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VOSORITIDA

Indicacdo em bula aprovada pela Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa) eem
04/02/2026 para o Vosoritida (VOXZOGO®):

Tratamento de acondroplasia em pacientes pediatricos a partir de 6 meses de idade e cujas epifises
nao estao fechadas.

Indicacao proposta pelo demandante para avaliacio da Conitec*:
Tratamento de acondroplasia em pacientes a partir de 6 meses de idade e cujas epifises ndo estdo
fechadas.

Recomendacao inicial da Conitec:

O Comité de Medicamentos da Conitec recomendou inicialmente a ndo incorporacao do Vosoritida
para o tratamento de acondroplasia em pacientes a partir de 6 meses de idade e cujas epifises ndo
estdo fechadas.

*De acordo com o §62 do art. 32 do Anexo XVI da Portaria de Consolidacdo GM/MS n2 1/2017, o pedido de incorporacédo
de uma tecnologia em saude deve ter indicagao especifica. Portanto, a Conitec ndo analisara todas as hipoteses previstas

na bula em um mesmo processo.

O que é acondroplasia?

A acondroplasia € uma doenca genetica rara que afeta principalmente o crescimento dos
0ss0s, levando a estatura baixa e desproporcional dos membros do corpo. Ela acontece por
alteracdes em um gene chamado FGFR3 (Receptor 3 do Fator de Crescimento de Fibroblastos),
que controla o crescimento dos 0ssos. Quando esse gene esta alterado, o crescimento 6sseo,

especialmente dos 0ssos longos, como de bracos e pernas, fica
mais lento, o que prejudica o aumento da altura. Nesse caso, o
crescimento termina quando as placas de crescimento dos 0ssos
se fecham, o que geralmente ocorre por volta dos 17 e 18 anos
nos homens, que atingem uma altura média de cerca de 1,29m, e
entre 16 e 17 anos nas mulheres, com altura média em torno de
1,22m.
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Alteracdes nesse gene também podem causar outras condi¢cdes
de saude relacionadas, que variam de quadros mais leves a
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mais graves. Pessoas com acondroplasia — esatura
geralmente apresentam: bracos e pernas mais T
curtos, especialmente na parte mais proxima
do tronco, estatura baixa, testa mais evidente,
face do rosto menos desenvolvida, aumento
da curvatura da coluna (lordose), joelhos
arqueados, dedos mais curtos e um formato
tipico das maos, conhecido como "mao em
tridente”. As articulacdes também costumam
ser mais frouxas. Na infancia, € comum haver
menor firmeza dos musculos, 0 que pode
causar atraso para se sentar, engatinhar ou
andar.

testa mais
__evidente

bragos
curtos

joelhos

ernas
arqueados P

Trata-se de uma condicao crdénica, que curtas
acompanhara a pessoa ao longo da vida e que
pode causar complicacdes como: problemas
respiratorios e do sono; alteragcdes na coluna

(escoliose, estenose); hidrocefalia (que € o
acumulo de liquido no cérebro que causa aumento do cranio e problemas de desenvolvimento);

alteracdes neurologicas; perda auditiva; dor persistente; obesidade; dificuldades articulares e
dificuldades nos movimentos do corpo.

A acondroplasia tem heranca autossémica dominante, ou seja, basta herdar dos pais uma
coOpia do gene alterado para a pessoa ter a condicdo. Mesmo assim, cerca de 80% das criancas
com acondroplasia hascem de pais sem a doencga, porque a mutagcao surge espontaneamente
no momento da formacao das células reprodutivas. No entanto, destaca-se que se um dos
pais tiver acondroplasia, o risco de o filho também ter € de 50%. Ela ocorre em cercade 1 a
cada 25.000 a 30.000 nascimentos no mundo. No Brasil e em outros paises da América Latina,
existem poucos estudos, mas as estimativas sao parecidas com as do restante do mundo. Sobre
a qualidade de vida de pessoas com acondroplasia, os estudos ainda sao poucos, mas indicam
que criancas e adolescentes apresentam maior impacto quando comparados a criancas
com estatura meédia, especialmente nos aspectos fisico e social. Os pais tendem a perceber
a qualidade de vida dos filhos de forma mais negativa do que a percepcao relatada pelos
proprios pacientes. Com o passar do tempo, as criancas costumam ter mais autonomia para o
autocuidado e para a mobilidade. Na vida adulta, muitos relatam dor frequente, principalmente
nos joelhos, ombros e coluna, dificuldade de mobilidade e impactos nas atividades do dia a
dia e na saude emocional. Em geral, a qualidade de vida € prejudicada pela presenca de dor,
cansaco e limitacdes fisicas.

A obesidade e a apneia obstrutiva do sono, que € quando a pessoa para de respirar por alguns
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segundos enquanto dorme, que sao comuns em pessoas com acondroplasia, aumentam o
risco de pressao alta, aumento do tamanho do coracado, problemas no musculo cardiaco e
alteracdes no ritmo do coracao. Nos adultos com acondroplasia, as doencas cardiovasculares
sao a principal causa de morte, especialmente entre 25 e 35 anos.

Por muitos anos, as diretrizes médicas focaram apenas em tratar os sintomas, ja que havia
poucas opc¢des de medicamentos. Um dos tratamentos mais antigos foi o alongamento
cirdrgico dos 0ssos das pernas, feito em varias cirurgias ao longo do tempo. Hoje, esse método
€ cada vez menos usado, pois esta associado a complicacdes importantes.

Como os pacientes com acondroplasia sao tratados no SUS?

Atualmente, nao existe no SUS um medicamento especifico para o tratamento da
acondroplasia. Por isso, o cuidado dos pacientes é realizado por uma equipe formada por
diferentes profissionais de saude, com foco no acompanhamento continuo e no tratamento
das complicacdes e problemas de saude associados a condicao.

Durante a infancia, € importante acompanhar a altura, o peso e o tamanho da cabeca da
crianca, utilizando curvas de crescimento especificas para a acondroplasia. Também deve ser
avaliado o desenvolvimento motor, como se sentar, andar e outras habilidades esperadas para
a idade. Os exames para acompanhamento variam de acordo com cada caso, podendo incluir
radiografias e ressonancia magneética do cérebro e da coluna. Esses exames sao importantes
devido ao risco de problemas ortopédicos, hidrocefalia e compressao da medula cervical.
Além disso, é recomendada a realizacao de avaliagdes auditivas periddicas, adequadas a idade
da crianca.

Dependendo das doencgas associadas a acondroplasia, alguns pacientes podem precisar de
cirurgias, tais como: colocag¢ao de uma valvula para controlar a pressao no cérebro, para os
casos de hidrocefalia, cirurgia para aliviar compressao na base do cranio, retirada das amigdalas
e adenoide em casos de infeccdes frequentes, colocacao de tubos no ouvido para melhorar a
audicdo e correcdes ortopédicas, especialmente para pernas arqueadas. E importante destacar
que, especialmente na infancia, essas complicacdes podem aumentar o risco de problemas
graves e até de morte precoce, caso nao sejam tratadas adequadamente. O tratamento é
composto por diferentes etapas: terapia de inducao, coleta de células-tronco hematopoiéticas,
condicionamento com quimioterapia em alta dose, TCTH autologo e, posteriormente, terapia
de manutencao. A terapia de inducao prioriza esquemas com trés medicamentos, incluindo,
pelo menos, um inibidor de proteassoma (como o bortezomibe) e um corticoide. Para o
condicionamento pré-transplante, recomenda-se a utilizagao de melfalana em dose uUnica
de 200 mg/m?. Apods o transplante, pode ser feita a terapia de consolidacdo, que usa um
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esquema terapéutico fixo, definido de forma individualizada. Por fim, a terapia de manutencao
tem o objetivo de manter a doenca controlada por mais tempo e evitar que volte a progredir,
preservando a qualidade de vida, e baseia-se no uso prolongado de medicamentos com baixa
toxicidade. Nessa fase, indica-se o tratamento com imunomoduladores, sendo a talidomida o
medicamento disponivel no SUS.

Medicamento analisado: vosoritida

A Secretaria de Atencdo Especializada a Saude do Ministério da Saude (SAES/MS) solicitou a
Conitec a avaliacao da vosoritida para tratamento de acondroplasia em pacientes a partir de 2
anos de idade e cujas epifises nao estao fechadas. A empresa BioMarin Brasil Farmacéutica Ltda
também solicitou a avaliacao dessa tecnologia, porém para o tratamento de acondroplasia em
pacientes a partir de 6 meses de idade e cujas epifises nao estao fechadas.

A vosoritida € uma versao modificada de um hormdénio que 0 NoOssO corpo ja produz
naturalmente, chamado peptideo natriurético tipo C (CNP), que estimula o crescimento dos
0sso0s em comprimento. Na acondroplasia, ocorre uma alteracdao genética que faz com que
o gene FGFR3 funcione de forma excessiva, enviando sinais que freiam o crescimento dos
0ss0s, principalmente na fase de formacao da cartilagem que depois vira 0sso. A vosoritida
atua ajudando a equilibrar esse processo. Ela se liga a um receptor especifico presente nas
células da cartilagem e bloqueia parte dos sinais que inibem o crescimento 0sseo. Com isso,
permite que o crescimento 6sseo volte a acontecer de forma mais proxima ao normal. Na
pratica, isso significa que o medicamento reduz os sinais que impedem o crescimento 0sseo,
estimula as células da cartilagem a se multiplicarem e amadurecerem e favorece o aumento
do comprimento dos 0ssos.

Em 2021, a vosoritida se tornou o primeiro medicamento especifico para o tratamento da
acondroplasia e foi registrada no Brasil pela Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa)
Nno mesmo ano. Inicialmente, o uso era indicado a partir dos 2 anos de idade. Em 2023, essa
indicacao foiampliada para criancas a partir de 6 meses, desde que as placas de crescimento dos
0ss0s (epifises) ainda ndo estejam fechadas. Em 2025, especialistas publicaram um consenso
internacional com orientacdes sobre quando e como usar a vosoritida. Entre as principais
recomendacdes destacam-se: o diagndstico precoce, inclusive ainda durante a gestacao; o
inicio oportuno do acompanhamento por equipe multidisciplinar; a confirmagao diagnostica
por teste geneético, quando disponivel; a avaliagdo e o manejo de condi¢des associadas
que possam interferir no crescimento e no bem-estar; a identificacdo e o tratamento das
complicacdes da acondroplasia;, o encaminhamento, sempre que possivel, para centros
especializados; e a discussao da opc¢ao terapéutica com vosoritida com todos os pacientes
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elegiveis, respeitando a decisao informada de pacientes e familias, inclusive quando optam por
nao utilizar o medicamento.

Os estudos sobre avosoritidaindicam beneficio no crescimento de criancas com acondroplasia,
especialmente a partir dos 5 anos, quando as placas de crescimento ainda estao abertas. Para
criancas de 2 a 4 anos, as evidéncias sao muito limitadas, pois apenas um estudo avaliou essa
faixa etaria, o que gera incerteza sobre os resultados.

Os eventos adversos mais comuns da vosoritida, de acordo com a bula do medicamento,
incluem reacdes no local da aplicacdao, como vermelhiddao, dor ou inchaco, que ocorrem
com muita frequéncia, além de vomitos e queda da pressao arterial. Alguns cuidados sao
necessarios, pois pessoas com doengas No coragao ou que usam medicamentos para pressao
alta ndao foram incluidas nos estudos clinicos. Por isso, nesses casos, 0 uso da vosoritida deve
ser avaliado com ainda mais cautela pelo médico. Para reduzir o risco de queda da pressao
arterial, que pode causar sintomas como tontura, cansaco ou enjoo, € importante que o
paciente esteja bem hidratado no momento da aplicacdo da injecao. Ainda sobre eventos
adversos, o crescimento de pelos no corpo (hipertricose), descrito como incomum na bula,
foi observado em um estudo com criancas brasileiras em uso de vosoritida. Em parte das
criancas houve crescimento de pelos finos e discretamente mais escuros, que regrediram apos
a suspensao do medicamento e reapareceram em um caso com a retomada do tratamento.

De modo geral, as pesquisas realizadas apresentam muitas limitacdes, como numero
reduzido de participantes, auséncia de grupos comparadores adequados e alta incerteza. Nao
ha evidéncias consistentes de melhora significativa na proporcao corporal, funcionalidade,
qualidade de vida ou reducao de complicacdes e cirurgias associadas a acondroplasia. A
qualidade das evidéncias variou de moderada a muito baixa. Apesar de um perfil de seguranca
considerado aceitavel, surgem preocupacdes, como o relato de possivel novo evento adverso
(hipertricose). No Brasil, os dados sao escassos e restritos a resumos de congressos. A empresa
detentora do registro informou que um estudo observacional em andamento deve trazer
novos resultados entre 2025 e 2027.

A analise econbmica mostrou que a incorporacao da vosoritida no SUS teria um custo muito
elevado, com ganho médio estimado de cerca de 26 cm em altura, mas com beneficio nao
equivalente ao custo, muito acima dos valores normalmente aceitos no SUS. O impacto
orcamentario estimado variou entre RS 755 milhdes e RS 922 milhdes em cinco anos, podendo
chegar a RS 2,4 bilhdes conforme a proposta do demandante.

Assim,emborahajasinalde beneficiono crescimento eausénciadealternativas medicamentosas
no SUS, permanecem importantes incertezas quanto aos beneficios clinicos relevantes e a
sustentabilidade financeira da incorporacao.
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Perspectiva do Paciente

A Chamada Publica n® 89/2026 foi aberta de 31 de outubro a 10 de novembro de 2025 para
a inscricao de interessados em participar da Perspectiva do Paciente sobre este tema e 9
pessoas se inscreveram. A indicacao dos representantes titular e suplente para trazer relato
da experiéncia foi feita a partir de sorteio em plataforma online, gravado e enviado a todos os
inscritos. A representante titular selecionada e a suplente participaram do primeiro encontro
preparatorio realizado em 18/11/2025 e do segundo encontro preparatorio realizado em
04/02/2026. A participacdo da representante titular ocorreu na 1482 Reunidao da Conitec,
realizada no dia 11 de fevereiro de 2026 e sua gravacao esta disponivel no endereco eletrénico
da Conitec.

O relato apresentado foi realizado pela mae de paciente em uso de medicamento vosoritida
para tratamento do nanismo do tipo acondroplasia. Sequndo a narrativa da mae, a trajetoria
familiar foi marcada por episodios de preconceito, dores e situacdes de marginalizagcao social.
Em marco de 2022, surgiu a possibilidade concreta de melhora na qualidade de vida do filho por
meio do tratamento medicamentoso. Apos judicializacdo, o fornecimento do medicamento
foi garantido em 11 de abril de 2023.

Desde o inicio do tratamento, os avancos tém sido considerados significativos. Ao longo
de 33 meses, com a aplicacao de 1.033 doses, o paciente apresentou ganho de estatura de
16,5 cm, passando de 105,2 cm para 121,7 cm. Esse resultado corresponde a uma velocidade
media de crescimento anual de 5,92 cm, indicando resposta clinica favoravel. Aos 8 anos de
idade, o paciente apresentava idade Ossea estimada em 4 anos e 6 meses. Atualmente, sua
idade Ossea esta estimada entre 9 e 10 anos, compativel com a idade cronoldgica de 11 anos,
demonstrando evolucao adequada. Observou-se também progressao da envergadura, com
ganho total de 16 cm na amplitude dos bracos.

Foram relatadas melhorias relevantes na autonomia e independéncia nas atividades da vida
diaria, como vestir-se, realizar a propria higiene e escolher roupas adequadas. Exames anuais
tambem evidenciaram melhora na qualidade do sono, com reducao de episodios de apneia.
No ambiente escolar, o paciente enfrentou situacdes de bullying, realidade frequentemente
relatada por criancas com acondroplasia. Contudo, com 0s avang¢os proporcionados pelo
tratamento e o fortalecimento da autonomia, tem sido possivel promover a construcao da
autoestima e da autoconfianca.

Quanto a administracao, a mae relatou que as aplicacdes diarias, embora ndo sejam simples,
tém sido bem toleradas, e o filho compreende que o desconforto momentaneo € pequeno

£¥ Conitec



diante dos beneficios do tratamento. O medicamento deve permanecer 30 minutos em
temperatura ambiente antes da aplicacdo. Ela recebeu treinamento para administracao
domiciliar. A aplicacao é subcutanea, realizada diariamente, com rodizio entre bracos e coxas,
sendo que a propria crianga ja aplica nas coxas. Em abril de 2026, completam-se trés anos de
tratamento. Nao foram observados eventos adversos relevantes, apenas vermelhidao leve e
transitoria no local da aplicacao.

Por fim, a mde destacou que as aplicacdes diarias exigem disciplina, persisténcia e
enfrentamento do desconforto momentaneo. Ainda assim, considera que a dor transitoria €
pequena diante dos beneficios alcancados, especialmente quanto aos ganhos funcionais, a
reducao da perspectiva de intervenc¢des cirurgicas futuras e a ampliacao da qualidade de vida.

O video da 1482 Reunido Ordinaria pode ser acessado aqui.

Recomendacao inicial da Conitec

A Conitec recomendou inicialmente a nao incorporacao, ao SUS, do Vosoritida para o
tratamento de acondroplasia em pacientes a parti de 6 meses de idade e cujas epifises nao estao
fechadas. Esse tema foi discutido durante a 1482 Reunidao Ordinaria da Comissao, realizada no
dia 11 de fevereiro de 2026. Na ocasiao, o Comité de medicamentos considerou as incertezas
sobre populacao-alvo e faixa etaria (especialmente abaixo dos 5 anos), duvidas sobre inicio e
duracao do tratamento e critérios de interrupcao (relacionados ao fechamento de epifises),
além de preocupacdes com custo-efetividade e impacto orcamentario.

Dessa forma, entende-se que as contribuicdes recebidas durante a consulta publica poderao

Vocé enfrentou alguma dificuldade na aplicacao ou no armazenamento do
medicamento?
Qual foi a forma de acesso ao medicamento?

Qual a idade de inicio do tratamento com a tecnologia em avaliacao?

Foi necessario interromper o uso da vosoritida em algum momento? Se sim, por qué?
De que forma o uso do medicamento contribuiu para a melhora da sua condicao de
saude e da sua qualidade de vida?

O assunto esta disponivel na Consulta Publica n® 12, durante 20 dias, no periodo de 10/03/2026
a 30/03/2026, para receber contribuicdes da sociedade (opinides, sugestdes e criticas) sobre
O tema.

Clique aqui para enviar sua contribuicao.

O relatdrio técnico completo de recomendacado da Conitec esta disponivel aqui.
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https://youtu.be/ux-ocLL__1Y?si=7Rfl6t2q_99CtPda
https://brasilparticipativo.presidencia.gov.br/processes/consultas-publicas-conitec/f/3978/
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/consultas/relatorios/2026/relatorio-preliminar-vosoritida-para-tratamento-de-acondroplasia-cp-12

