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Ampliacao de uso da alfa-alglicosidase
como terapia de reposicao enzimatica
na Doenc¢a de Pompe de inicio tardio
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Contexto
Doenca de Pompe

v" A alfa-alglicosidase é a primeira e Unica terapia de reposi¢do enzimatica (TRE) autorizada no Brasil para o tratamento

da doenca, e atualmente ja estd incorporada no ambito do Sistema Unico de Salude para o tratamento da doenca de

Pompe de inicio_precoce.

PORTARIA N¢ 48, DE 16 DE OUTUBRO DE 2019

Torna publica a decisdo de incorporar a alfa-
alglicosidase para a forma precoce da doenga de
Pompe, conforme Protocolo Clinico e Diretrizes
Terapéuticas do Ministério da Salde, no dmbito do
Sistema Unico de Saude - SUS.

Ref.: 25000.056323/2019-05, 0011743417.

: O SECRETARIO DE CIEJNICIA, TECNOLOGIA, INOVAGCAO E INSUMOS ESTRATEGICOS
EM SAUDE DO MINISTERIO DA SAUDE, no uso de suas atribuigdes legais e, nos termos dos arts.
20 e 23 do Decreto 7.646, de 21 de dezembro de 2011, resolve:

Art. 12 Incorporar a alfa-alglicosidase para a forma precoce da doenca de Pompe,
conforme Protocolo Clinico do Ministério da Saude, no dmbito do Sistema Unico de Salde -
SUS.

Art. 22 Conforme determina o art. 25 do Decreto 7.646/2011, o prazo médximo para
efetivar a oferta ao SUS é de cento e oitenta dias.

Art. 32 O relatério de recomendacdo da Comissdo Nacional de Incorporagdo de
Tecnologias no SUS (CONITEC) sobre essa tecnologia estara disponivel no endereco eletrénico:
http://conitec.gov.br/.

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

DENIZAR VIANNA ARAUJO

4. CRITERIOS DE INCLUSAO

Serdo incluidos neste Protocolo todos os pacientes com DP precoce (grupos A e B) ou
tardia (grupos C e D) que apresentarem pelo menos um dos sinais ou sintomas descritos
no item 3.1 (Suspeita Clinica), E confirmagio do diagnostico de acordo com um dos
critérios abaixo relacionados:

— Atividade da enzima alfa glicosidase 4cida <10% do limite inferior dos valores de
referéncia em fibroblastos ou leucocitos, com atividade da enzima de referéncia,
avaliada na mesma amostra e pelo mesmo método, apresentando valores normais; QU

— Presenca de variantes patogénicas em homozigose ou heterozigose composta no gene
GAAC.

4.1 Critérios de Inclusio para TRE

Poderéo fazer uso de alfa-alglicosidase todos os individuos com diagnostico de DP

(conforme item 3) do tipo precoce (inicio dos sintomas até 12 meses de idade).
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Evidencia Clintca
Doenca de Pompe

v" Evidéncias: 2 revisdes sistematicas, 1 ECR e 1 estudo de coorte comparada.

v" Foram observadas redugdes significativas no risco de morte para pacientes em uso de alfa-alglicosidase:

Fig. 2 Comparison of
estimated effects according to
the meta-analysis and Giingor
et al. [16] study

Fonte: Schoser et al.,2016
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Evidéncia Clinica
Doen¢a de Pompe

v" A avaliacao da qualidade da evidéncia foi considerada critica para a meta-analise (Schoser et al.), sequndo a

ferramenta AMSTAR-2:

» Auséncia avaliacao/discussao do risco de vies dos estudos incluidos individualmente, auséncia de uma lista de estudos

excluidos e da investigacao de viés de publicacao.

v" Para o estudo observacional (Gungor et al.), a avaliacdo realizada pela comissao indicou um risco de viés moderado
segundo a ferramenta New Castle-Ottawa com justificativa de prejuizo no dominio de comparabilidade. Levando a

uma evidéncia de baixa qualidade pelo sistema GRADE.

Certainty assessment

Certainty
VLGS Delineamento do estudo  Risco de viés Inconsisténcia Evidéncia indireta Imprecisao Outras consideragées

estudo observacional grave nao grave nao grave nao grave nenhum ®®®O

MODERADA
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Dados Economicos
Doenca de Pompe

1. Preco da alfa-alglicosidade
2. Atualmente o governo ja gasta um montante consideravel para tratar pacientes com DPIT

3. Selecao correta de pacientes elegiveis e aplicagao adequada de regras de parada



Dados Economicos
Doen¢a de Pompe

Preco da alfa- alglicosidase:

Prego Proposto

R$1.644,81 _9

R$1.373,10

R$2.096,11

v v
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Dados Economicos
Doenca de Pompe

Atualmente o governo ja gasta um montante consideravel para tratar pacientes com
DPIT:

v" Atualmente o SUS nado oferece nenhum tratamento para o paciente com DPIT. Sabemos que existem
pacientes com esta condigao clinica no Brasil que usam a medicagdo através de apelo ao Sistema

Judiciario.

v" Montante gasto com a judicializagdo deste medicamento no ano de 2019 => 76 milhoes de reais

v Ministério da Saude (38 milhdes de reais)
v" CONASS (38,5 milhdes de reais)

V" Informagdo de vendas pelo fabricante em 2019 também corroborou com os achados.



Dados Economicos
Doenca de Pompe

Atualmente o governo ja gasta um montante consideravel para tratar pacientes com
DPIT:

v" Impacto da intervenc¢do do Poder Judiciario no SUS
Judicializagao aprofunda algumas iniquidades no acesso a saude
Judicializagdo aumenta o gasto do governo com a medicagao

Judicializagdo posterga o inicio efetivo do tratamento

NN

Judicializagdo traz ineficiéncia do sistema.

v" Reforcamos que é de suma importancia a ampliacao de uso da alfa- alglicosidase para o tratamento da
Doenca de Pompe.

v" Hoje ja se gasta dinheiro para tratar estes pacientes (via apelo judicial)

v" Oficializar a incorporagao permite compras mais eficientes por conta de acordos comerciais baseados nos descontos oferecidos

pela fabricante.



Dados Economicos
Doenca de Pompe

Selecao correta de pacientes elegiveis e aplicacdo adequada de regras de parada:

v" Existem regras especificas de elegibilidade para inicio, manutencao e interrupc¢ao do tratamento que nao
sao devidamente aplicados quando ndo existe um protocolo clinico e diretrizes terapéuticas (PCDT) para

tratamento desta doenca descrevendo corretamente todas estas regras.



Dados Economicos
Doenca de Pompe

Selecao correta de pacientes elegiveis e aplicacdo adequada de regras de parada:

v Elegibilidade: 87,2% reportado no relatdrio apresentado pelo fabricante para a CONITEC com base no
Registro de Pompe

v" Perda de for¢a muscular, correspondendo a um escore < 4 nos membros inferiores na escala MRC - correspondendo a realizar

movimento articular completo contra a gravidade, vencendo alguma resisténcia;

v CVF inferior a 80% do valor predito, a espirometria.

v’ Interrupgao: 29,4% reportado no relatorio apresentado pelo fabricante para a CONITEC com base no
Registro de Pompe

v" Reducdo superior a 20% na CVF, ou

v" Redugao superior a 20% na distancia percorrida no TC6min.



Dados Economicos
Doen¢a de Pompe

Selecao correta de pacientes elegiveis e aplicacdo adequada de regras de parada:

v"Economia de 113 milhdes de reais, considerando que o gasto atual do governo com

judicializacao e de 76 milhoes de reais.



