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DEFERIPRONA

O que é doenca falciforme?

Doencga Falciforme (DF) € um termo que engloba um conjunto de doengas que alteram o
formato da hemoglobina, um dos componentes dos globulos vermelhos do sangue, que tém
a funcao de transportar oxigénio para todas as células do corpo. A hemoglobina costuma ser
redonda, mas por causa da DF assume forma de foice, o que dificulta sua passagem pelos
vasos sanguineos, prejudicando o transporte do oxigénio para os tecidos.

A DF possui carater hereditario, ou seja, tem origem genética e pode provocar dores, Acidente
Vascular Cerebral (AVC), que acontece quando vasos que levam sangue ao cérebro entopem
ou se rompem, provocando paralisia da area cerebral que ficou sem circulacdo sanguinea,
doenca pulmonar crénica e doenca renal cronica, entre outras complicacdes.

Como forma de evitar ou diminuir os impactos das complicacdes na DF, € indicada a realizacao
de transfusdes sanguineas, o que pode provocar um aumento da quantidade de ferro no
sangue. Nos pacientes com DF, o ferro excedente costuma se acumular no figado, mas com
o tempo também pode afetar o coracao

e 0s orgaos endocrinos (como pancreas,

tiredide e gbnadas), provocando

complicacdes associadas.

A DF afeta cerca de 250 milhdes de

pessoas no mundo. Cerca de 90% dos

Casos ocorrem em paises de baixa e

média renda. Em meédia, 300.000 bebés

nascem globalmente com a doenca.

No Brasil, o Ministério da Saude estima

que a cada ano nascem cerca de 3.000

criancas com DF e 200.000 com alguma

alteracao genética relacionada a doenca.

A ocorréncia de mortes provocadas pela hemoglobina com
DF, no pais, estd estimada em 1 a cada formato alterado
400 mil habitantes.
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Como os pacientes com sobrecarga de ferro sao tratados no SUS?

Os pacientes que recebem transfusdes devem ser continuamente monitorados para, quando
necessario, utilizar quelantes de ferro, medicamentos que se ligam ao ferro, favorecendo a sua
eliminacao e estabilizando o nivel desse mineral no organismo. O tratamento deve ser feito de
forma individualizada, ou seja, de acordo com o quadro e as caracteristicas de cada paciente.

O Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) de Sobrecarga de Ferro, publicado
em 2018, inclui os seguintes quelantes de ferro: deferiprona (comprimidos de 500 mg),
desferroxamina (frasco-ampola de 500 mg) e deferasirox (comprimidos de 125, 250 e 500
mg), entretanto, ndo indica a deferiprona para pacientes que apresentam DF.

Medicamento analisado: deferiprona

A deferiprona € um quelante de ferro de uso oral, que em 2021 obteve aprovacao para o
tratamento da sobrecarga de ferro em adultos e criancas com DF. Atua se ligando ao ferro e
fazendo a sua eliminacdo por meio da urina. Sua incorporacido ao Sistema Unico de Saude
(SUS) para tratamento da sobrecarga de ferro em pacientes com DF foi demandada pela
Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Inovacao e do Complexo Econémico-Industrial da Saude,
do Ministério da Saude (SECTICS/MS).

No ambito das evidéncias clinicas, a comparacao direta entre deferiprona e desferroxamina nao
indicou diferenca significativa entre os dois medicamentos. A comparacao entre deferiprona
e deferasirox, por sua vez, foi realizada de maneira indireta, tendo sido observada a mesma
conclusao. A certeza da evidéncia variou entre baixa e muito baixa.

Para a avaliacao econdmica foi realizada uma analise de custo-utilidade, a qual mede os anos
de vida vividos com qualidade que uma tecnologia pode proporcionar, sob a perspectiva do
SUS. Tomou-se a expectativa de vida de pacientes com doenca falciforme como horizonte
temporal e foi feita uma simulacdo comparando deferiprona com os medicamentos disponiveis
no SUS para o tratamento de individuos com sobrecarga de ferro na DF. O resultado da analise
indicou que em menos da metade das simulacdes a deferiprona se revelou mais econdmica
para o SUS, quando comparada com a desferroxamina. Quando comparada ao deferasirox,
a deferiprona, de acordo com mais da metade das simulacdes efetuadas, se revelou menos
econdmica.

Para a analise de impacto orcamentario foi necessario estimar o quantitativo de potenciais
usuarios da deferiprona no SUS. Para isso foram construidos dois cenarios, um deles a partir
de dados governamentais sobre pacientes com DF que realizaram transfusdes sanguineas
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(demanda aferida) e outro pelo método epidemioldgico, ou seja, por meio da estimativa de
pessoas acometidas pela DF na populacdo brasileira que necessitardao de transfusdes. Foi
estabelecido um periodo de cinco anos como horizonte temporal. O calculo indicou um
incremento ao orcamento do SUS de RS 47 milhdes, quando feito a partir da demanda aferida,
e de RS 84 milhdes, quando utilizado o método epidemiologico.

Perspectiva do Paciente

A Chamada Publican?27/2024 ficou aberta de 16 a 26 de maio de 2024 e recebeu 12 inscri¢des.
Os representantes titular e suplente foram definidos a partir de sorteio realizado em plataforma
digital com transmissao em tempo real e com gravacao enviada para todos os inscritos.

O representante titular, de 45 anos, falou sobre sua experiéncia com os medicamentos
desferroxamina, deferasirox e deferiprona. Embora tenha afirmado em seu relato que considera
os trés eficazes, elencou algumas dificuldades relacionadas ao uso da desferroxamina e do
deferasirox.

Em relacdo a desferroxamina, afirmou que a administracdo ocorre por infusao, por cerca de
6 a 10 horas e necessita ser feita em hemocentro ou ambulatério. Com isso, a posologia se
torna inconveniente tanto para o paciente quanto para o centro de saude, que perde espaco
para tratar casos mais graves e/ou emergenciais. Ja 0 paciente gasta um tempo grande do dia
realizando a infusdo no hemocentro ou ambulatorio. Explicou que, tempos atras, existia uma
"‘bombinha” que permitia que a infusdao fosse feita em casa, durante a noite, no periodo do
SONO, Mas que esse recurso nao esta mais disponivel. Quanto ao deferasirox, mencionou que
provocou muitos eventos adversos, tais como nausea, constipacao, erupcdes cutaneas e dor
de cabeca. Sobre a deferiprona, que vem usando ha cerca de um ano, considerou a posologia
cdmoda, mesmo quando ha necessidade de ingerir muitos comprimidos, e a auséncia de
eventos adversos. Completou seu relato ponderando que cada organismo € diferente e que
0 meédico € quem deve decidir qual o melhor medicamento para cada pessoa, apos exames e
analise das caracteristicas individuais do paciente.

O video da 1352 Reunidao Ordinaria pode ser acessado aqui.

Recomendacao inicial da Conitec

A Conitec recomendou inicialmente, por unanimidade, a incorporacao, ao SUS, da deferiprona
para o tratamento a sobrecarga de ferro em pacientes com doenca falciforme. Esse tema foi
discutido durante a 1352 Reunidao Ordinaria da Comissao, realizada nos dias 06, 07 e 08 de
novembro de 2024. No dia 07 de novembro, o Comité de Medicamentos considerou que o
medicamento pode constituir uma alternativa terapéutica oral para pacientes intolerantes ao
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https://youtu.be/RCun6UEp_N4?t=1344

deferasirox, que apresentam comprometimento renal ou necessitam de terapia combinada de
quelantes de ferro.

O assunto esteve disponivel na Consulta Publica n2 100, durante 20 dias, no periodo de
19/12/2024 a 07/01/2025, para receber contribuicbes da sociedade (opinides, sugestdes e
criticas) sobre o tema.

Resultado da consulta publica

Foram recebidas 207 contribuicdes, dentre as quais 206 foram favoraveis a incorporacao
de deferiprona ao SUS. As contribuicdes mencionaram aspectos como a importancia de
ampliar as alternativas de tratamento no SUS, a eficacia e a seguranca da tecnologia, além da
possibilidade de aumentar a adesao ao tratamento e a qualidade de vida. Participantes que
afirmaram possuir experiéncia com a tecnologia também mencionaram a possibilidade de uso
por pacientes com questdes renais. Foi bastante mencionada a conveniéncia de incorporar a
apresentacao do comprimido de deferiprona de 1.000 mg, de liberacao prolongada, inclusive
devido a equivaléncia do preco com a apresentacao de 500 mg. As contribuicdes feitas nos
campos de “evidéncias cientificas” e "estudos econémicos” nao promoveram o acréscimo de
novas evidéncias aos estudos efetuados, mas destacaram a utilizacao de deferiprona para o
tratamento da sobrecarga de ferro na doenca falciforme e a importancia de ampliar as opcdes
terapéuticas para esses pacientes.

Recomendacao final da Conitec

A 1372 Reuniao Ordinaria da Conitec foi realizada nos dias 12,13, 19 e 20 de fevereiro de 2025.
No dia 12 de fevereiro de 2025, o Comité de Medicamentos recomendou, por unanimidade, a
incorporacao da deferiprona 500 mg e da deferiprona 1.000 mg para o tratamento de pacientes
com sobrecarga de ferro. A consulta publica trouxe consideracdes sobre a conveniéncia da
incorporacao ao SUS de deferiprona em comprimidos de liberacdao prolongada de 1.000 mg
e, diante da constatacao de que a incorporacao desta ndo promoveria acréscimo ao impacto
orcamentario, também foi considerada a incorporacao da apresentacao de 1.000 mg para o
tratamento de pacientes com sobrecarga de ferro, por reduzir a frequéncia de administracao
diaria, promovendo maior comodidade posologica e favorecendo, com isso, maior adesao do
paciente ao tratamento.

Decisao final

Com base na recomendacao da Conitec, o secretario de Ciéncia, Tecnologia e Inovacao e do
Complexo Econdmico-Industrial da Saude do Ministério da Saude — substituto, no uso de suas
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atribuicdes legais, decidiu pela incorporacao de deferiprona para o tratamento a sobrecarga
de ferro em pacientes com doenca falciforme, conforme Protocolo Clinico do Ministério da
Saude.

O relatorio técnico completo de recomendacao da Conitec esta disponivel aqui.
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https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/2025/relatorio-de-recomendacao-no-965-deferiprona-para-o-tratamento-a-sobrecarga-de-ferro-em-pacientes-com-doenca-falciforme

