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para o tratamento de pacientes adultos com anemia dependente
de transfusao associada com beta-talassemia

Indicacdo em bula aprovada pela Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa) em
13/08/2025 para o luspatercepte (REBLOZYL®):

Sindromes Mielodisplasicas (SMD):
» Tratamento de pacientes adultos com anemia devido a sindrome mielodisplasica (SMD) de
risco muito baixo a intermediario que requeira transfusao.
» Tratamento de pacientes adultos com anemia dependente de transfusdao devido a sindromes
mielodisplasicas (SMD) de risco muito baixo a intermediario com sideroblastos em anel e
que sejam refratarios, intolerantes ou inelegiveis para tratamento com agente estimulante da
eritropoiese (ESA).

Beta-Talassemia:
» Tratamento de pacientes adultos com anemia associada a beta-talassemia dependente de
transfusao.
» Tratamento de pacientes adultos com anemia associada a beta-talassemia ndo dependente
de transfusao.

Indicacao proposta pelo demandante para avaliacio da Conitec*:
Tratamento de pacientes adultos com anemia dependente de transfusdo associada com beta-
talassemia.

Recomendacao final da Conitec:

O Comité de Medicamentos da Conitec recomendou a nao incorporacao do luspatercepte para
o tratamento de pacientes adultos com anemia dependente de transfusao associada a beta-
talassemia no SUS.

Decisao final:

PORTARIA SCTIE/MS N2 15/2026: Torna publica a decisdo de ndo incorporar, no ambito do Sistema
Unico de Saude - SUS, o luspatercepte para o tratamento de pacientes adultos com anemia
dependente de transfusdo associada com beta-talassemia.

*De acordo com o §62 do art. 32 do Anexo XVI da Portaria de Consolidagdo GM/MS n2 1/2017, o pedido de incorporagao
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 a beta-talassemia?

A talassemia € um grupo de doencas sanguineas hereditarias, ou seja, passadas de pais para
filhos. Ela € ocasionada por mutacdes genéticas que afetam a producdao de hemoglobina,
uma proteina rica em ferro presente no interior dos globulos vermelhos do sangue (hemacias)
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e responsavel pelo transporte de oxigénio no
organismo. Como consequéncia, a medula
0ssea produz hemacias menores e com menos
hemoglobina, o que causa anemia.

A beta-talassemia (B-Tal) € um tipo de talassemia

em que a mutagcao genetica resulta na producgao
insuficiente de uma das partes da hemoglobina,
a cadeia beta-globina, provocando uma anemia
cronica de intensidade variavel. A depender da gravidade, torna-se necessaria a realizacao de
transfusdes sanguineas para repor componentes saudaveis do sangue. A B-Tal € classificada
em trés tipos, a saber:

1. Talassemia menor (ou traco talassémico): E a forma mais leve da anemia e geralmente
nao apresenta sintomas, sendo identificada em exames de rotina ou investigacao familiar.

2. Talassemia intermediaria: A anemia € moderada, podendo necessitar de transfusdes
ocasionais.

3. Talassemia maior (anemia de Cooley): E a forma mais grave. A anemia surge nos
primeiros meses de vida, com sintomas como pele amarelada, aumento do figado e do
baco e alteracdes oOsseas, como deformidade facial e atraso no crescimento. Nesses
casos, as transfusdes sao frequentes, realizadas a cada 2-4 semanas.

Os individuos afetados podem ser agrupados pela necessidade transfusional: independentes
de transfusao, baixa dependéncia, média dependéncia e alta dependéncia. O inicio precoce
e a intensidade dessa terapia estdo associados a prevencao de complicacdes e ao aumento
do tempo de vida. Contudo, o acumulo de ferro resultante das transfusdes recorrentes pode
intoxicar 6rgaos vitais, gerando complicacdes graves.

Estima-se que entre 1% e 15% da populacao mundial tenham talassemia. O dado varia conforme
a regido, sendo mais comum em populacdes do Mediterrdneo, Oriente Médio, Asia Central,
india, Africa e Brasil. No Brasil, cerca de 1,5% da populacio branca tem talassemia menor.

Como os pacientes com beta-talassemia sdo tratados no SUS?

O documento técnico “Orientacdes para o diagnostico e tratamento das talassemias beta”,
publicado em 2016 pelo Ministério da Saude, estabelece que o tratamento se baseia, conforme
gravidade, em: transfusdo de hemacias, terapia de quelacdo de ferro (medicamentos para
eliminar excesso de ferro do organismo), transplante de medula éssea e cuidados de suporte,
como suplementacao e acompanhamento por equipe multidisciplinar.
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Medicamento analisado: luspatercepte

A empresa BMS Bristol Myers Squibb Ltda. solicitou a Conitec a avaliagdao de incorporacao, ao
SUS, do luspatercepte para pacientes adultos com anemia dependente de transfusao associada
com beta-talassemia. O medicamento atua corrigindo os sinais enviados a medula ¢ssea, que
passa a produzir mais hemacias, elevando os niveis de hemoglobina no organismo.

As evidéncias clinicas demonstraram que o uso do luspatercepte reduziu consideravelmente
(de 33% a 50%) a necessidade de os pacientes realizarem transfusdes sanguineas. Além disso,
0s pacientes apresentaram uma melhora continua na producao das hemacias, sem precisarem
de transfusdes temporariamente. No entanto, houve alta ocorréncia de eventos adversos
leves a moderados, como dor ossea e articular, tontura e pressao alta, além de eventos
tromboembolicos (formacdo de coagulos que obstruem os vasos sanguineos, como trombose
e embolia) em uma parcela de pacientes com fatores de risco. A frequéncia de eventos
adversos graves foi superior no grupo que usou o medicamento, levando a descontinuacao
do tratamento de 5,4% pacientes.

A empresa que propds a incorporacdo do medicamento (demandante) apresentou uma
avaliacao econdmica que comparou o luspatercepte, associado ao melhor tratamento de
suporte (MTS), incluindo transfusao de concentrado de hemacias (TCH) e terapia quelante
de ferro (TQF), com o tratamento atualmente disponivel no sistema de saude (MTS, incluindo
TCH e TQF). O custo foi calculado em RS 777.320,64 por ano de vida ganho com qualidade,
considerando o preco com impostos, e RS 557.234,19 por ano de vida ganho com qualidade,
com base em um preco sem impostos. O grupo elaborador do relatdrio técnico da Conitec
apontou a ndo consideracao do transplante de medula 6ssea como opcao de tratamento e as
incertezas das projecdes de longo prazo como limitagcdes da avaliacdo do demandante.

Para calcular o impacto orcamentario no SUS, caso o luspatercepte seja incorporado, foram
considerados trés cenarios diferentes de adoc¢ao do tratamento pelos pacientes apods cinco
anosdeincorporacao: cenario proposto, em que 60% dos pacientes utilizariam o medicamento,
cenario conservador, onde 40% de pacientes realizariam o tratamento, considerando
dificuldades de acesso, e cenario acelerado, que alcancaria 80% de pessoas em tratamento.
O custo total para o sistema de saude seria de RS 51,5 milhdes no cenario proposto, RS 29,3
milhdes no cenario conservador e RS 67 milhdes no cenario acelerado.
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Perspectiva do Paciente

A Chamada Publica n? 51/2025 esteve aberta durante o periodo de 28/5/2025 a 6/6/2025
e recebeu quatro inscricdes. Os representantes titular e suplente foram definidos a partir de
sorteio realizado em plataforma digital, com transmissao em tempo real e gravacao enviada
posteriormente para todos 0s inscritos.

O representante titular declarou como conflitos de interesses ter a condicao de saude
indicada, fazer uso da tecnologia e integrar uma associacao de pacientes que recebe recursos
da empresa detentora do registro do medicamento em avaliagao, a Associacao Brasileira de
Talassemia. Conforme o Manual de Gerenciamento e Gestdo de Conflitos da Conitec, os
conflitos informados foram considerados pouco importantes para a participacdao na acao da
Perspectiva do Paciente.

O participante, de 46 anos, relatou ser paciente de talassemia maior, com dependéncia de
transfusdo sanguinea. Sua primeira transfusdo ocorreu aos sete meses de vida. A época,
conforme relato, os médicos estimavam uma expectativa de vida de apenas sete anos.
Informou que, durante a infancia, se deslocava do sul de Minas Gerais até Campinas para
realizar as transfusdes sanguineas, o que acarretava cansaco, além de elevado gasto de tempo
e de recursos financeiros.

Antes do uso do luspatercepte, realizava transfusdes sanguineas com trés concentrados de
hemacias a cada trés semanas e apresentava acumulo significativo de ferro hepatico, mesmo
com o uso combinado de dois quelantes de ferro.

Declarou fazer uso do luspatercepte ha dois anos, por meio de plano privado de saude,
como primeiro paciente a utilizar o medicamento no Brasil. Mencionou que a tecnologia
apresentou resultados positivos, uma vez que reduziu a quantidade de concentrados de
hemacia utilizados (de trés para um) no mesmo intervalo de tempo, eliminou o acumulo de
ferro no figado, possibilitou a reducao da dosagem de quelantes de ferro e preveniu 0 cansaco
pré-transfusional, em razdo do aumento dos niveis de hemoglobina. Referiu, ainda, nao ter
apresentado eventos adversos associados ao uso da tecnologia.

Ademais, avaliou ter obtido ganho significativo de qualidade de vida, especialmente devido a
reducao do tempo despendido com as transfusdes sanguineas. Anteriormente, destinava, em
média, seis horas por transfusdao (duas horas para cada concentrado de hemacias utilizado).
Desse modo, considerou que passou a ser mais produtivo no trabalho e nas atividades
cotidianas.
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Por fim, destacou que outros pacientes com talassemia enfrentam dificuldades logisticas para
realizar as transfusdes sanguineas, como aqueles que residem em areas remotas e precisam
se deslocar por dias até o hemocentro, bem como aqueles em situacao de vulnerabilidade
social, que ndo conseguem custear o deslocamento ou acessar o auxilio de Tratamento
Fora de Domicilio (TFD) para realizar o tratamento adequado. Nesse sentido, defendeu que a
incorporacao de novas tecnologias para talassemia pode ampliar as possibilidades de garantia
de acesso ao tratamento para muitos pacientes.

O video da 1472 Reunidao Ordinaria pode ser acessado aqui.

Recomendacao inicial da Conitec

A Conitec recomendou inicialmente a nao incorporacao, ao SUS, do luspatercepte para o
tratamento de pacientes adultos com anemia dependente de transfusao associada com beta-
talassemia. Esse tema foi discutido durante a 1472 Reuniao Ordinaria da Comissao, realizada
nos dias 8, 9, 10, 11 e 12 de dezembro de 2025. Na ocasido, o Comité de Medicamentos
considerou as incertezas quanto a relevancia clinica e a imprecisao das evidéncias, bem como
o alto custo do tratamento e o elevado impacto orcamentario para o SUS.

Dessa forma, entende-se que as contribuicdes recebidas durante a consulta publica poderao
ajudar a compreender melhor os seguintes aspectos:

Com o uso do luspatercepte, houve diminuicdo da frequéncia de transfusdes sanguineas
ou do concentrado de hemacias?

Com o uso do luspatercepte, houve reducao do excesso de ferro no organismo?
Apos 0 uso do medicamento em avaliagao, ocorreu a reducao do uso de quelantes de
ferro?

O assunto esteve disponivel na Consulta Publica n® 103, durante 20 dias, no periodo de
30/12/2025 a 19/01/2026, para receber contribuicdes da sociedade (opinides, sugestdes e
criticas) sobre o tema.

Resultado da consulta publica

Foram recebidas 293 contribuicdes. A maioria das contribui¢cdes foi favoravel a incorporacao
do luspatercepte, com opinides que abordaram sobre o aumento da qualidade de vida,
a reducdo das transfusdes sanguineas e, consequentemente, dos eventos adversos, as
dificuldades logisticas do tratamento, bem como acerca das taxas de mortalidade do publico-
alvo, da necessidade de acesso, da ampliagcao de opcdes terapéuticas, dos beneficios clinicos
do tratamento e da possivel economia de custos para o sistema de saude. Como aspectos
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positivos da experiéncia com o medicamento, foram mencionadas a boa tolerabilidade,
a comodidade posologica e a reducdao da esplenomegalia. Sobre os efeitos negativos, os
respondentes citaram o custo elevado, a dificuldade de acesso e o fato de nao ser um tratamento
curativo. No que se refere a experiéncia com outras tecnologias, como quelantes de ferro,
hidroxiureia e transfusdes sanguineas, referiram os beneficios clinicos, como o controle da
anemia, a comodidade posologica e a reducao da esplenomegalia como aspectos positivos.
No ambito dos efeitos negativos, mencionaram os eventos adversos, a posologia incbmoda,
as dificuldades logisticas do tratamento e a perda de qualidade de vida.

Nas contribuicdes sobre evidéncias clinicas, o demandante apresentou dados adicionais.
Conforme avaliagao do grupo elaborador do relatério técnico, um dos estudos demonstrou
reducdo da cargatransfusionalem parcela minoritaria dos pacientes, comqualidade daevidéncia
classificada como moderada por se basear em unico estudo clinico. O outro estudo adicional,
baseado em evidéncia de mundo real, sugeriu redugao transfusional em parte dos pacientes,
embora com elevada taxa de descontinuagao do tratamento. Foram identificadas limitacdes
metodologicas neste estudo, o que nao permitiu confirmar beneficios clinicos a longo prazo.
Além disso, o demandante apresentou uma nova proposta comercial, com reducao de 10%
adicional de precos para o luspatercepte nas apresentacdes de 25 mg (RS 4.668,66) e 75 mg
(RS 14.004,40), bem como um cenario alternativo de aquisicdo com desoneracado tributaria,
com valores de RS 3.418,12 para a apresentacdo de 25 mg e R$ 10.253,22 para a de 75 mg. Com
efeito, as analises econdmicas foram atualizadas e resultaram em um custo de RS 733.239,71
por ano de vida com qualidade, em um cendario com impostos, e de RS 524.739,54 por ano
de vida com qualidade, em um cenario sem impostos. A analise de impacto orcamentario
atualizada estimou um gasto de RS 48.029.438 ao longo de cinco anos no cenario com
impostos e de RS 32.893.204 no cenario com desoneracao tributaria.

Recomendacao final da Conitec

A 272 Reunido Extraordinaria da Conitec foi realizada no dia 23 de fevereiro de 2026. O
Comité de Medicamentos recomendou a nao incorporacao, ao SUS, do luspatercepte para
o tratamento de pacientes adultos com anemia dependente de transfusdo associada a beta-
talassemia. A decisao considerou as incertezas quanto a manutencao dos beneficios clinicos
€ a seguranca da tecnologia, a auséncia de critérios objetivos para identificar previamente
subgrupos de pacientes com maior probabilidade de resposta clinica e a necessidade de
uso prolongado da tecnologia para identificacao de respondedores. Ademais, 0s membros
ponderaram o elevado custo anual por paciente, estimado entre RS 170 mil e RS 200 mil, e o
alto impacto orcamentario no contexto do SUS.

O relatorio técnico completo de recomendacao da Conitec esta disponivel aqui.
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