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AMPLIACAO DE USO DE TRANSPLANTE DE CELULAS
PROGENITORAS HEMATOPOETICAS (TCPH) AUTOGENICO

DE MEDULA OSSEA E DE SANGUE PERIFERICO

para os pacientes com diagndstico de retinoblastoma com doenca extraocular ou recidivada

O que é retinoblasma?

Retinoblastoma € um tipo raro de cancer que se desenvolve OLHO SAUDAVEL
dentro do olho. Ele afeta principalmente criancas pequenas
e, na maioria dos casos, é diagnosticado antes dos cinco
anos de idade. Quando o retinoblastoma €& diagnosticado
cedo e tratado adequadamente, as chances de cura sao
altas. Porém, quando a doenca ultrapassa o olho ou
retorna apos o tratamento, a evolucao costuma ser menos
favoravel e o risco de morte € maior.

RETINOBLASTOMA
células
cancerigenas

Em fases mais avancadas, o tumor pode atingir também na refina

areas proximas ao olho. Essa situagcao € chamada de
retinoblastoma extraocular. A doenca também pode voltar
depois do tratamento, condicdo chamada de recidiva,
ou se espalhar para outras partes do corpo, COmo 0Ssos,
medula 6ssea, figado ou sistema nervoso central, condi¢cao

retina

chamada de metastase. Quando ha comprometimento do sistema nervoso central, a evolucao
da doenca tende a ser mais grave.

O sinal mais comum do retinoblastoma € a leucocoria, que é um reflexo branco anormal
na pupila quando ela recebe luz. Esse sinal aparece em cerca de 60% dos casos. Também
pode ocorrer estrabismo, que é quando os olhos nao ficam alinhados na mesma direcao
corretamente. Outros sinais incluem diminuicao da visao, olho vermelho, aumento da pressao
dentro do olho, dor e, nos casos mais avancados, perda da visao.

No mundo, estima-se a ocorréncia de um caso de retinoblastoma a cada 17 mila 28 milnascidos
vVivos, com aproximadamente oito mil novos casos por ano. A doenca representa até 6% dos
canceres diagnosticados em criancas menores de cinco anos. No Brasil, foram identificados
675 casos entre 2000 e 2018. Cerca de 90% dos diagnosticos ocorreram em criancas de zero
a quatro anos. Nessa faixa etaria, a incidéncia estimada foi de aproximadamente sete casos por
um milhdo de nascidos vivos.

A doenca pode ser hereditaria ou ndo hereditaria. A forma hereditaria costuma afetar os dois
olhos ou causar tumores em diferentes areas do olho e corresponde a cerca de 25% dos
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S casos. A forma ndo hereditaria
tinoblastom geralmente afeta apenas um olho
: , doen € um unico local, representando
aproximadamente 75% dos casos.
Essa classificacdao ¢é importante
porque as caracteristicas da
doenca, sua extensao e o risco de
ela se espalhar ajudam a definir o
tratamento. Os bons resultados
no tratamento dependem
principalmente da extensao
da doenca no momento do
diagnostico e do acesso rapido ao
tratamento especializado.

a cada

17 a 28 mil

nascidos vivos

novos casos/ano

dos casos de cancer
em criangas < 5 anos

O diagndostico é feito principalmente pela avaliacdo do interior do olho, geralmente com a
Ccrianca sob anestesia. A ultrassonografia ocular pode ajudar a identificar as alteracdes dentro
do olho, como a extensdo da doenca, presenca de calcificacdes e deslocamento da retina.
Outros exames de imagem, como a ressonancia magnética, sao usados para verificar se o
tumor atingiu o nervo Optico, outras estruturas do olho ou o sistema nervoso central. Esses
exames também ajudam a acompanhar a resposta ao tratamento e possiveis complicacdes.

Como os pacientes com retinoblastoma sao tratados no SUS?

O tratamento do retinoblastoma € definido conforme as caracteristicas e a extensao da doenca
e tem como objetivos aumentar a chance de a crianca permanecer viva, controlar o tumor e,
sempre que possivel, preservar a visao, o olho e a qualidade de vida.

Entre os tratamentos disponiveis estdao a retirada cirdrgica do olho afetado, chamada de
enucleacao, o congelamento do tumor (crioterapia), o uso de calor (termoterapia) e de laser
(fotocoagulacao a laser). Também sao utilizadas quimioterapia sistémica, radioterapia externa,
quimioterapia intra-arterial e tratamentos aplicados diretamente no olho.

Na quimioterapia sistémica, o medicamento € aplicado de forma a circular por todo organismo
e ¢ utilizada principalmente nos casos mais avancados, hereditarios, que afetam os dois olhos
Oou que ja ultrapassaram o globo ocular. Ela também pode ser associada a tratamentos locais
na tentativa de preservar o olho. Na quimioterapia intra-arterial o medicamento é aplicado
diretamente na artéria que leva sangue ao olho, ao redor do olho ou em seu interior, conforme
indicacao clinica. Esses procedimentos sao realizados em servicos especializados.

A radioterapia pode ser indicada em casos de doenca recorrente ou extraocular, embora possa
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causar complicacdes relacionadas a exposicao a radiacao. Na radioterapia externa, a radiagcao
€ aplicada de fora do corpo. O tratamento pode ajudar a preservar o olho e a visao, mas
também pode causar danos aos olhos e aos tecidos proximos, além do risco de surgimento
de novos tumores.

Nao ha um unico tratamento para todos os casos de retinoblastoma extraocular. Conforme a
extensao da doenca, podem ser combinadas cirurgia, quimioterapia e radioterapia.

A quimioterapiaem doses muito elevadas € necessaria paraaumentar a eficiéncia do tratamento,
principalmente para os casos em que o retinoblastoma se espalhou para fora do olho
(metastase) ou retornou apods o tratamento (reicidiva). Sao utilizadas diferentes combinacdes
de medicamentos e o tratamento completo pode durar de 48 a 52 semanas. Nestas situacoes,
0 medicamento combate o tumor, mas também reduz intensamente a capacidade da medula
oOssea de produzir células do sangue.

Procedimento analisado: transplante de células progenitoras hematopoéticas
(TCPH) autogénico de medula dssea e de sangue periférico

Esta avaliacao foi solicitada pela Secretaria de Atencdo Especializada a Saude do Ministério
da Saude (SAES/MS) para analisar a ampliacdo do uso do Transplante de Células Progenitoras
Hematopoéticas (TCPH) autogénico, com o objetivo de oferecer mais uma opcao de tratamento
para criancas e adolescentes de zero a 19 anos com retinoblastoma extraocular ou recidivado,
que apresentam maior risco de complicacdes e morte. Esse procedimento ja € realizado no
SUS para outras condi¢cdes de saude.

O TCPH autogénico de medula 6ssea e de sangue periférico utiliza células do proprio paciente
responsaveis pela formacao das células do sangue. Essas células sao retiradas da medula Ossea
ou do sangue que circula pelo corpo e armazenadas. Apos a quimioterapia em doses muito
elevadas, elas sao devolvidas ao organismo para ajudar a medula ossea a voltar a produzir as
células do sangue.

Foram avaliadas duas modalidades: o transplante com células retiradas da medula ossea e o
transplante com células retiradas do sangue periférico.

No TCPH de sangue periférico, sao utilizados medicamentos para fazer com que as células-
tronco saiam da medula 0ssea e passem para o sangue. Depois, elas sao coletadas, armazenadas
e devolvidas a propria pessoa apos a quimioterapia em altas doses. Essa € a modalidade mais
utilizada, pois ndo exige cirurgia e permite uma recuperacao mais rapida da producao das
células do sangue. No transplante de celulas da medula dssea, as células sao retiradas por
aspiracao, com necessidade de anestesia. Essa modalidade pode apresentar recuperacao mais
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lenta e maior necessidade de transfusdes.

Foram incluidos dois estudos relacionados ao uso de células da medula 6ssea e cinco sobre
células do sangue periférico. Os estudos avaliaram pequenos grupos de criancas com doenca
avancgada, e nenhum comparou diretamente os pacientes transplantados com um grupo
semelhante que recebeu apenas o tratamento convencional.

Os estudos relataram casos de controle prolongado da doenca, com pacientes vivos e sem
sinais ou retorno do cancer por varios anos. Nos dados sobre o uso de células da medula
0ssea, a estimativa de pacientes vivos e sem a doenca foi de 67,1%, embora esse resultado
tenha sido calculado para um grupo mais amplo do que a populagao desta avaliagao. Também
foram registrados oito casos de retorno da doenga, sete deles inicialmente no sistema nervoso
central.

Considerando o conjunto dos tratamentos utilizados nos estudos com células do sangue
periférico, a proporcao de pacientes vivos apos trés anos variou de 12,3% a 88,1%, conforme a
extensdo da doenca. Os resultados foram mais favoraveis entre os pacientes que responderam
a quimioterapia inicial e nao apresentavam comprometimento do sistema nervoso central.
Nos estudos menores os resultados variaram, parte das criancas permaneceu viva e sem sinais
da doenca.

Nos estudos de TCPH de células da medula Ossea, nao foram registradas mortes atribuidas
diretamente a toxicidade do tratamento. Nos estudos com células do sangue periférico, foram
frequentes eventos adversos graves, como febre associada a reducao das células de defesa,
infeccdes, feridas e inflamacdes na boca, alteracdes dos sais minerais do organismo e sepse.

A certeza das evidéncias fol considerada muito baixa porque os estudos incluiram poucas
pessoas, ndao tinham grupo de comparag¢ao e avaliaram pacientes com diferentes caracteristicas
e niveis de gravidade.

Diante da gravidade do retinoblastoma extraocular ou recidivado, do maior risco de morte —
especialmente quando o sistema nervoso central esta comprometido — e das poucas opc¢des
de tratamento com possibilidade de cura, os estudos sugerem que o transplante autogénico
pode trazer beneficios e prolongar a vida de alguns pacientes. No entanto, esse beneficio
ainda é incerto, considerando que a certeza das evidéncias foi considerada muito baixa.

A avaliacdo econdmica indicou que o TCPH autogénico de medula 0ssea ou de sangue
periférico tem custo maior do que a quimioterapia convencional associada a radioterapia, mas
também pode proporcionar mais anos de vida com qualidade. O custo médio foi estimado em
RS 33,1 mil por paciente com o transplante e em RS 15,8 mil com o tratamento convencional.
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Para estimar o impacto no orcamento do SUS, considerou-se que cerca de 89 pacientes
receberiam o transplante no periodo de cinco anos. O gasto adicional acumulado seria de
aproximadamente RS 1,46 milhdo em cinco anos, podendo variar entre RS 1,05 milhdo e RS
1,87 milhao.

Perspectiva do Paciente

A Chamada Publica n® 63/2026 foi aberta de 09 até 18 de junho de 2026 para a inscricdo de
interessados em participar da Perspectiva do Paciente sobre este tema e nao houve inscritos.
Assim, nao houve participacao de paciente neste tema.

Discussao da Conitec na apreciacao inicial

O Comité de Produtos e Procedimentos discutiu a ampliacdo do uso do TCPH autogénico
de medula Ossea e de sangue periférico para pacientes com retinoblastoma extraocular ou
recidivado. Os membros destacaram a gravidade desses casos, o prognostico desfavoravel e a
limitacaodasalternativasterapéuticas. O procedimento pode prolongarasobrevida de pacientes
selecionados que respondem ao tratamento inicial e nao apresentam comprometimento do
sistema nervoso central.

O Comité reconheceu a possibilidade de efeitos toxicos agudos relevantes, analisados em
conjunto com a gravidade da doenca e a falta de outras opcdes efetivas. Também foi ressaltado
que o procedimento ja e realizado no SUS para outras indicacdes, em centros de referéncia, e
que a ampliacdo poderia padronizar 0 acesso e reduzir diferencas entre 0s servicos.

Os membros também consideraram os resultados da avaliacao econdmica e a estimativa de
impacto financeiro. Apesar da certeza muito baixa das evidéncias, devido as limitagdes dos
estudos, prevaleceu o entendimento favoravel a ampliacao do uso do TCPH autogénico para
essa populacao.

Recomendacao inicial da Conitec

A Conitec recomendou inicialmente a incorporacdo, ao SUS, do Transplante de Células
Progenitoras Hematopoéticas (TCPH) autogénico de medula dssea e de sangue periférico
para o tratamento dos pacientes com diagndstico de retinoblastoma com doenca extraocular
ou recidivada. Esse tema foi discutido durante a 1532 Reuniao Ordinaria da Conitec, realizada
nos dias 1°, 2 e 3 de julho de 2026.
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Na ocasido, o Comité de Produtos e Procedimentos presente na reunido considerou que a
ampliacdo do uso do TCPH autogénico poderia beneficiar pacientes com retinoblastoma
extraocular ou recidivado, diante da gravidade da doenca, do progndstico desfavoravel e
da necessidade de outra opcao de tratamento. Também considerou que a medida poderia
padronizar 0 acesso ao procedimento no SUS e que sua realizacao em centros de referéncia
favoreceria sua implementacao. Por isso, recomendou preliminarmente, pela ampliacao do
uso da tecnologia, e a matéria foi encaminhada para consulta publica.

O assunto esta disponivel na Consulta Publica n® 65/2026, durante 20 dias, no periodo de
29/07/2026 a 17/08/2026, para receber contribuicdes da sociedade (opinides, sugestdes e
criticas) sobre o tema.

Clique aqui para enviar sua contribuicao.

O relatorio técnico completo de recomendacao da Conitec esta disponivel aqui.
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https://brasilparticipativo.presidencia.gov.br/processes/consultas-publicas-conitec/f/5173/
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/consultas/relatorios/2025/relatorio-preliminar-transplante-de-celulas-progenitoras-hematopoeticas-cp-65/@@display-file/file

Informacoes sobre o registro da tecnologia na Anvisa

Indicacao em bula aprovada pela Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa):
Nao se aplica.

Indicacdo proposta pelo demandante para avaliacao da Conitec*:
Tratamento de retinoblastoma com doenca extraocular ou recidivada.

*De acordo com o §62 do art. 32 do Anexo XVI da Portaria de Consolidagdo GM/MS n2 1/2017, o pedido de incorporacao

de uma tecnologia em saude deve ter indicacao especifica. Portanto, a Conitec nao analisara todas as hipoteses previstas
na bula em um mesmo processo.
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