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Lel n®12.401/2011

Comissao Nacional de Incorporacgao de

Conltec Tecnologias no Sistema Unico de Saude.

E um 6rgdo colegiado de carater
permanente, integrante da estrutura
regimental do Ministério da Saude.

Tem por objetivo assessorar a Pasta nas
atribuicoes relativas a incorporacao,
exclusao ou alteracao, pelo SUS, de
tecnologias em saude, bem como na
constituicao ou alteracao de protocolos
clinicos e diretrizes terapéuticas.
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Relatorio — Avaliacao de T

Doenca
Tecnologia
Analise das evidéncias apresentadas pelo
Demandante
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= Avaliacdao Econbmica
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http://conitec.gov.br/decisoes-sobre-incorporacoes
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http://conitec.gov.br/decisoes-sobre-incorporacoes

~
\/ Lei n° 12.401/2011

Regras para incorporacao baseadas em:

EVIDENCIAS ESTUDOS DE
CIENTIFICAS AVALIACAO ECONOMICA
eficacia | seguranca | efetividade custo-efetividade
® ®
Y
AVALIACAO DISPONIBILIZACAO - SUS
180 dias (+90 dias) 180 dias
SOLICITACAO DE DISPONIVEL
INCORPORACAO NO SUS
’ PORTARIA DE A
CONSULTA PUBLICA INCORPORAGAO PCDT E AQUISICAO
*® &f . PRATICA CLINICA
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Demanda por incorporacao (2019)

* DEMANDANTE
* SCTIE/MS

e TECNOLOGIA
» alfa-alglicosidase (MYOZYME®)

* INDICACAO RECOMENDADA
e Doenca de Pompe

e« RECOMENDACAO DA CONITEC
 Tratamento da forma precoce da Doenca de
Pompe

RELATORIO PARA
SOCIEDADE

sobre recomendacdes de incorporacao
de medicamentos & outras tecnologias no SUS

ALFA-ALGLICOSIDADE COMO TERAPIA DE
REPOSICAO ENZIMATICA NA DOENCA DE POMPE

CONITEC =
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Doenca de Pompe

e CLASSIFICACAO

* inicio precoce: forma classica, com inicio de sintomas antes dos 12 meses de
idade

* inicio tardio: sintomas apos 12 meses de vida

* Pacientes com DP de inicio tardio possuem evolucao mais lenta e podem
apresentar a doenca entre o primeiro ano de vida até a sexta década.

* A Terapia de Reposicao Enzimatica (TRE) com alfa alglicosidase acida
recombinante esta incorporada ao SUS para pacientes com DP de inicio
precoce.
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~ Alfa-alglicosidase para DP inicio precoce

. isdes sistemdticas \\
¢ EVI D E N C | A CI E NTI’F I CA /\-Enuios Clinicos Randomizados

E£studos de Coorte

e Uma RS, um ECR aberto, 2 EC nao randomizado —m.,“,,.cmm..
e 9 estudos observacionais; —..‘,.,m,c,m,,sé,.‘,m_.(,,t,s

e Estudos primarios: 155 pacientes; EIGNE R Sy Faniades coos animala

{ Estudos in vitro

Hierarquia da evidéncia cientifica.
Fonte: (Fundagdo Oswaldo Cruz (Fiocruz), 2019)
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Massa do ventriculo: ' Tempo de ventilagao
beneficio na mecanica e risco de
cardiomiopatia Obito

Considerado Seguro:
Eventos adversos leves
a moderados

tSobrevida de 72% a

94,4%

Desfechos que motivaram a INCORPORACAO pela Conitec fre (|
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PCDT da Doenca de Pompe

e

e Publicacdo: 10/08/2020
 CID E74.0: Doenca de deposito de glicogénio;

&

* Suspeita clinica: diagnostico laboratorial e teste genético;

PROTOCOLO CLINICO E
DIRETRIZES TERAP EUTICA S
DA DOENGA DE POMPE

e Critérios de inclusao: atividade da enzima alfa glicosidase acida
<10% do limite inferior dos valores de referéncia ou presenca de
variantes patogénicas (gene GAA),

e Critérios de exclusao: forma tardia da doenca de Pompe, condicao
meédica irreversivel, idade > 18 anos, historico de falha de adesao;

e Tratamento: suporte e farmacoloégico (alfa-alglicosidase 20 mg/kg,
via intravenosa, a cada 15 dias).

e Tempo de tratamento: para toda a vida.
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Demanda por incorporacao (2021)

* DEMANDANTE

e SANOFI MEDLEY FARMACEUTICA LTDA NGRS
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recomendacao

* TECNOLOGIA
» alfa-alglicosidase (MYOZYME®) SOCIEDADE

o e caee'iei 8

* INDICACAO
 Doenca de Pompe de inicio tardio

Alfa-alglicosidase como terapia de reposi¢do
enzimatica na Doenga de Pompe de inicio tardio
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Alfa-alglicosidase para DP inicio tardio

e EVIDENCIA CIENTIFICA A.M..,,

-Ensaios Clinicos Randomizados
 Um ensaio clinico (90 pacientes) -dd

e Uma revisao sistematica de estudos -mma.mmm..

observacionais —ammwmwso,

* Moderado risco de viées e baixa qualidade Opinido e experts / estudos com animais

{ Estudos in vitro

m etOd O I ég' Ca Hierarquia da evidéncia cientifica.

Fonte: (Fundagdo Oswaldo Cruz (Fiocruz), 2019)
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Considerado Seguro:
Eventos Adversos leves
a moderados

Distancia percorrida
l 59% mortalidade no teste de caminhada
de 6 min

Estabiliza a capacidade
vital forcada
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Alfa-alglicosidase para DP inicio tardio

AVALIACAO ECONOMICA

* Estimativa, a partir de 2021, de 67% dos pacientes com Pompe de inicio tardio, ou
seja, 126 pacientes (com idade de 12 meses a 18 anos);

* O prego proposto pelo demandante foi de RS 1.131,60 por frasco ampola de 50 mg;

* Arazdo de custo-efetividade incremental foi de R$3.890.280,00 por ano de vida
ganho, comparado aos cuidados usuais;

* Impacto orcamentario: aprox. RS 72,3 milhdes/12 ano e 357,6 milhdes/em 5 anos;

* Com judicializacdo: estimativa superior a RS 583 milhdes em cinco anos.



~_

Alfa-alglicosidase para DP inicio tardio

PORTARIA SCTIE/MS N2 24, DE 28 DE MAIO DE 2021

° T ibli decisao de ndo i Ifaalglicosidase,
* Consulta Publica: 18/03 a 06/04/21 TP erapia de reposicio enzimatica, para tratamento
de pacientes com diagndstico confirmado de

doenca de Pompe de inicio tardio (DPIT), no
dmbito do Sistema Unico de Sadde - SUS.

R E CO M E N DACI&O F I N A L Ref.: 25000.132133/2020-27, 0020770029,

~ [ ] ~
- N d0 INCO rpO ra ga (0] O SECRETARIO DE CIENCIA, TECNOLOGIA, INOVACAD E INSUMOS ESTRATEGICOS EM SAUDE DO MINISTERIO DA
SAUDE, no uso de suas atribuicies legais, & nos termos dos arts. 20 e 23, do Decreto n2 7.646, de 21 de dezembro de

2011, resolve:

O plenario da Conitec entendeu que nao o o _ - _

A . L . Art. 12 Ndo incorporar a alfa-alglicosidase, terapia de reposigao enzimatica, para tratamento de pacientes com
h ouve evl d encias a d ICIONals na consu Ita diagndstico confirmado de doenca de Pompe de inicio tardio (DPIT), no dmbito do Sistema Unico de Sadde - SUS.
p u b I I Ca e n do h ou Ve m u d an Ca nas Art. 22 O relatorio de recomendacdo da Comissao Macional de Incorporacao de Tecnologias no Sistema Unico de
con Cl usoes o bse rva d as pa a OS d eSfEC h 0S Saude - Conitec sobre essa tecnologia estara disponivel no enderego eletrdnico: http:/fconitec.gov.br/.
consli d era d Os:as evi d encias m OSt raram Art. 32 A matéria podera ser submetida a novo processo de avaliacao pela Conitec caso sejam apresentados fatos
be n efl’Ci osm Od estos d om Ed ica me nto’ novos gque possam alterar o resultado da andlise efetuada.
uma RCEI elevada e um impacto
orcamentario bastante significativo.

Art. 42 Esta Portaria entra em vigor na data de sua publicacao.
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