Dt. contrib.

Contribuicdes da Consulta Publica - PCDT - PCDT para Doenca de Gaucher - CONITEC

Contribuiu
como

O que vocé achou desta proposta

de protocolo ou diretriz?

Vocé gostaria de alterar ou incluir alguma
informacgao ao texto? Qual(is)

Gostaria de comentar sobre algum outro  Referéncia

aspecto?

26/03/2017 Interessado no Concordo totalmente com a Nao A dignidade humana merece uma medicina
tema recomendacdo preliminar de qualidade.
26/03/2017 Interessado no Concordo totalmente com a N3o A dignidade humana merece uma medicina
tema recomendagdo preliminar de qualidade.
27/03/2017 Interessado no Discordo parcialmente da recomendacdo N&o
tema preliminar
27/03/2017  Profissional de Concordo totalmente com a N3o
saude recomendacdo preliminar
27/03/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o Minhas duas filhas tem DG 1, a mais velha
amigo ou recomendacdo preliminar com mais de um ano de tratamento TRE
cuidador de apresentou melhora em 100%, a mais nova
paciente ainda apresenta aumento no figado e baco.
Mas o tratamento com Imiglucerase tem sido
eficaz. A mais velha comegou nas ultimas
infusGes apresentar ndusea, vomito e diarreia
apos a infusdo, a mais nova apresentou
coceira no local da infusdo e diarreia.
28/03/2017 Paciente Concordo totalmente com a N3do
recomendacgdo preliminar
28/03/2017  Familiar, Discordo parcialmente da recomendagdo Sim, Critério de exclusdo para o ALFATALIGLICERASE: e) Se o paciente (e médico responsavel) ndo
amigo ou preliminar Ter idade inferior a 18 anos, e ndo 4 conforme puder escolher o seu medicamento, o que
cuidador de texto.Entendo a questdo do custo do imiglucerase, mas deveria ser o correto, ao menos, o protocolo
paciente ndo podemos arriscar o crescimento e desenvolvimento deveria garantir a continuidade do uso do
da crianca/adolescente trocando o medicamento nesta  IMIGLUCERASE aos menores de 18 anos.
fase. Temos poucas referéncias pediatricas no uso do Assim teriamos mais tempo para uma analise
ALFATALIGLICERASE no BRASIL. mais abrangente em criangas (virgens de TRE)
maiores de 4 anos. Sendo assim, usar o
ALFATALIGLICERASE somente em maiores de
4 anos que sao virgens de TRE.
29/03/2017 Paciente Discordo totalmente da recomenda¢dao  Nao

preliminar
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Dt. contrib. Contribuiu O que vocé achou desta proposta  Vocé gostaria de alterar ou incluir alguma Gostaria de comentar sobre algum outro  Referéncia

como de protocolo ou diretriz? informacgao ao texto? Qual(is) aspecto?
29/03/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
29/03/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdao  Nao acho que o paciente que estd sendo
amigo ou preliminar beneficiado com o remédio que esta usando
cuidador de deve continuar e que cabe ao médico decidir
paciente qual o melhor tratamento para o paciente.
30/03/2017 Interessado no Concordo totalmente com a N3do
tema recomendacdo preliminar

30/03/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendagdo  Né&o

tema preliminar
30/03/2017 Familiar, Discordo totalmente da recomendag¢do  N&o
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
30/03/2017 Paciente Discordo parcialmente da recomendagdo Sim, Ndo se deve restringir o tratamento da doenga
preliminar utilizando o remédio apenas de um determinado

laboratdrio, tendo em vista que ja existem muitos
estudos para evolugdo do tratamento de maneira que
traga mais qualidade de vida para os pacientes, um
exemplo disso é o estudo realizado por um laboratdrio e
que ja foi aprovado é o uso de comprimidos para
tratamento da Doenga de Fabry os quais desempenham
a mesma func¢do que a enzima ja utilizada no tratamento
mas tais comprimidos s6 podem ser administrados para
algumas das vérias mutagdes de Fabry, mas estuda-se
para oferecer esse medicamento para cada vez mais
pacientes diminuindo a necessidade de ter que ser
realizada reposi¢do enzimatica a cada quinze dias, o que
causa transtornos para alguém que precise trabalhar
guarentena ou mais horas semanais, pois o tratamento
com os comprimidos seria a manutenc¢dao do organismo
com a ingestdo de apenas dois comprimidos a cada dois
dias, isso é uma maravilha pois a pessoa pode ter uma
rotina de trabalho e demais tarefas como se fosse uma
pessoa comum&#8203; como qualquer outra.
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30/03/2017  Profissional de Concordo totalmente com a N3o
saude recomendacdo preliminar

30/03/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendagdo  Sim, A faculdade dos pacientes escolherem o tratamento

tema preliminar deles.
30/03/2017 Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Nao
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
30/03/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  N&o
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
30/03/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
30/03/2017 Interessado no Concordo totalmente com a Nao Sem mais, pois bem produzido e eleborado
tema recomendacado preliminar
30/03/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendacdo  N3o Pra que mexer em algo que esta dando certo?
tema preliminar
30/03/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  N3o
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
30/03/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendagdo  Né&o Queremos que os pacientes e os médicos
tema preliminar continuem tendo liberdade para escolher a
melhor opc¢do de tratamento/medicamento
para cada caso, tendo em vista que estamos
falando de uma Doenga Genética Rara,
independente de qual varidvel seja
detectada.
30/03/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
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01/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendacdo  Sim, Item 6.1e) Ter idade superior a 18 anos N&o concordo que a ALAFTALIGLICERASE seja
preliminar a primeira opgao no TRE. Meu médico disse
gue sou muito alérgico. Quem garante que
essa troca ndo causara uma fatalidade?
01/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendacdo  Sim, 6.2 Pacientes com idade igual ou superior a 18 Nao concordo que a ALFATALIGLICERASE seja
amigo ou preliminar anos, virgens de tratamento. Nestes casos, desde que a primeira opgao do TRE. Percebe-se pelo
cuidador de respeitados os demais critérios de inclusdo (sub-item texto e relato histdrico que este
paciente 5.1) e de exclusdo (sub-item 6.1) deste Protocolo, o medicamento é INFERIOR ao IMIGLUCERASE,
tratamento deve ser iniciado com alfataliglicerase. tanto é que estd proibido para menores de 4
anos. Qual a razao desta proibi¢ao?
02/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendagdo N3do
preliminar
03/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3do Meu filho faz uso da imiglucerase a mais de
amigo ou recomendacdo preliminar 14 anos e além dos 6timos resultamos
cuidador de obtidos com o tratamento, nunca tivemos
paciente qualquer tipo de reagao adversa durante ou
apos a infusdo. Desta forma gostariamos de
manter o tratamento com imiglucerase que
nos atende todas as expectativas.
03/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3do O Matheus esta ha 14 anos fazendo uso do
amigo ou recomendacdo preliminar medicamento IMIGLUCERASE. O paciente
cuidador de esta respondendo bem ao tratamento..
paciente Nunca teve reac¢do adversa durante ou apds
as infusdes Portanto gostaria que mantivesse
o IMIGLUCERASE
04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o Sou mae de duas pacientes em tratamento
amigo ou recomendacdo preliminar com Imiglucerase ha 2 anos, e embora
cuidador de tenham apresentado melhora significativa
paciente tem apresentado também fortes reagdes a
medicacgdo. A possibilidade de experimentar
novas medicagGes seria valida.
04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a Néo
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
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04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3do
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendagdo preliminar
cuidador de
paciente
04/04/2017 Interessado no Concordo totalmente com a N3do Concordo totalmente com a recomendagado
tema recomendacdo preliminar preliminar!!
04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendagdo preliminar
cuidador de
paciente
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Referéncia

04/04/2017

Grupos/associa Discordo parcialmente da recomendac¢do Sim, Primeiramente gostariamos de agradecer ao

¢do/organizaca preliminar
o de pacientes

Governo Brasileiro pelo apoio que vem dando a
Comunidade de Gaucher nos ultimos 20 anos.Temos um
dos melhores programas de tratamento do mundo e isso
e reconhecido por diversos paises e outras comunidades
de Gaucher afora.Somos um exemplo a ser seguido. Nos
orgulhamos do governo que deu dignidade a mais de
700 pacientes e seus familiares.Hoje ja temos pacientes
de Gaucher, que eram criangas e viraram pais e pais que
se tornaram avos gragas ao tratamento, podendo lhes
dar uma vida digna.E muito importante que este
programa de Gaucher seja mantido e obviamente com o
avanco de novas tecnologias,, 0 mesmo seja
atualizado.Porem acreditamos que devemos evitar
riscos desnecessarios no atendimento aos
pacientes.Entendemos o plano do governo de ter uma
produgdo nacional , desde de que tenhamos um alto
nivel de qualidade e que o tratamento ndo fique restrito
a uma unica opgdo, pois sabemos que ha niveis
diferentes da doenca. Ter opgdes terapéuticas sempre
foi um sonho para os pacientes de gaucher, pois
depender de uma unica droga e algo perigoso (visto o
que ocorreu na falta de imiglucerase no passado).Mas
ndo ha produg¢do nacional ainda , todos os
medicamentos sdo importados.A produgdo das TRE's
sdo extremamente complexas e estudos deveriam ser
feitos para validarem o novo medicamento nacional.O
importante para a comunidade de Gaucher e que
tenhamos as melhores op¢des de tratamento
independentemente de ser nacional ou
estrangeira.Concordamos que devemos evitar a troca de
medicamentos em pacientes que estejam respondendo
bem e sugerimos que isto seja incluido no PCDT. Que
sejam mantidos os tratamentos atuais dos pacientes.O
tratamento para novos pacientes deveria ser definido
pelos médicos e estes deveriam ter todas as opgdes
disponiveis.E em relacdo as opgdes, a Associacdo
entende que devamos incluir o Eliglustat no programa,
novo medicamento oral aprovado no FDA e
recentemente pela ANVISA.Se temos um programa de
Gaucher exemplar e temos uma nova droga aprovada
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Contribuiu
como

O que vocé achou desta proposta
de protocolo ou diretriz?

Vocé gostaria de alterar ou incluir alguma
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Gostaria de comentar sobre algum outro
aspecto?

Referéncia

pela ANVISA, entendemos que essa droga deve ser
incluida no protocolo.A droga oral traz uma comodidade
para o paciente e economia para o governo, pois podera
disponibilizar cadeiras de infusdo para outras doengas,
alem de filtros,bombas, agulhas,etc. Temos pacientes
que vivem longe dos centros de infusdo e temos
também pacientes que trabalham e possuem muita
dificuldade em se ausentar a cada 15 dias para se
tratarem.Mais uma vez gostariamos de agradecer ao
governo pelo tratamento dispensado a comunidade de
Gaucher e destacar a importancia para que este novo
PCDT agregue beneficios para os pacientes.Hoje o
programa e um exemplo para o mundo, os pacientes
estdo bem atendidos e com op¢des disponiveis.Devemos
tomar muito cuidado em propor mudangas drasticas em
uma doenga tao complexa como
Gaucher.AtenciosamenteABPDG

04/04/2017 Interessado no Concordo parcialmente da N3o
tema recomendacdo preliminar

04/04/2017 Interessado no Concordo totalmente com a N3do
tema recomendacdo preliminar

04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente

04/04/2017 Interessado no Concordo totalmente com a Nao
tema recomendacdo preliminar

04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3do
amigo ou recomendacgdo preliminar
cuidador de
paciente

04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendagdo preliminar
cuidador de
paciente
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Contribuiu
como

O que vocé achou desta proposta
de protocolo ou diretriz?
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Gostaria de comentar sobre algum outro
aspecto?

Referéncia

04/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
05/04/2017  Familiar, Discordo parcialmente da recomendagao Nao
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
05/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
05/04/2017  Profissional de Concordo parcialmente da Sim, 1) Concordo com a escolha da alfataliglicerase Clique aqui
saude recomendacgdo preliminar como medicagdo de escolha para garantir a autonomia
nacional na producdo da enzima recombinante SE a
produgdo ja ocorre no pais ou ocorrera nos proximos
meses. Se ainda ha necessidade da importagdo da
medicacdo, e por se tratarem de enzimas com eficacia,
seguranca e custo semelhantes, ndo deve haver
imposi¢ao quanto a escolha da medicagdo. Se a
imposicdo for decorrente do custo menor para aquisicao
da alfataliglicerase, essa informagdo deve constar
claramente no PCDT.2) Foi aprovado pela ANVISA em
mar¢o/2017 a medica¢do CERDELGA, um inibidor da
sintese de substrato, que pode ser utilizado como
primeira escolha em adultos com doenga de Gaucher
tipo 1. Essa medicagdo deve ser incluida no PCDT.3) Para
os pacientes deficientes em quitotriosidase, se a duvida
diagnostica persistir, pode ser utilizado o biomarcador
glucosilesfingosina (Lyso-GB1).
05/04/2017  Profissional de Concordo totalmente com a N3do
saude recomendacdo preliminar
05/04/2017 Interessado no Concordo totalmente com a N3do

tema

recomendacdo preliminar
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05/04/2017  Grupos/associa Discordo totalmente da recomendacdo  Sim, Liberdade de escolha para o tratamento pelo O tratamento de qualquer patologia, deve ser
¢do/organizaca preliminar médico em acordo com o paciente;Experiéncia de 20 decidido e feito pelo profissional de saude
o de pacientes anos de utilizagdo da Imiglucerase tanto em criangas (técnico) que acompanha e é o responsavel
guanto adultos com excelentes respostas pelo paciente.O protocolo deve ser
terapéuticas;Receio pela troca e principalmente que a atualizado com a liberagdo de todas as
Alfataliglicerase ndo apresenta bons resultados e tem terapias disponiveis no mercado, inclusive
muitos eventos adversos graves nos pacientes que a com a inclusdo do recém aprovado pela
utilizaram em todo o Brasil;A Tali ndo apresenta em Anvisa - Eliglustat e a decisdo de qual ird
estudos reducdo da doenga dssea, fato demonstrado em utilizar deve ser do responsdvel técnico em
estudos pela Imiglucerase;Criangas que utilizaram acordo com o paciente/familia.
Imiglucerase ndo foram prejudicadas no seu
desenvolvimento;Imiglucerase tem a comodidade para
administracdo - pode ser administrado em casa com
acompanhamento de um profissional de saide;Varios
casos de eventos adversos e graves com o uso de
Taliglucerase.
05/04/2017 Paciente Discordo totalmente da recomendag¢dao  Nao
preliminar
05/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendagdao  Nao Com a redugdo do medicamento, pode pior
preliminar os sintomas da doenga.
05/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a N3o
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
09/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Sim, Com certeza o tratamento deve ser de livre escolha -
amigo ou preliminar do médico que conhece seu paciente, e por isso
cuidador de solicitamos que todos os produtos disponiveis sejam
paciente incluidos no PCDT
09/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Sim, Acreditamos que o tratamento deve ser de livre
amigo ou preliminar escolha do médico, e entdo todos os produtos devem
cuidador de ser incluidos no PCDT, isto beneficiara os pacientes que
paciente terdo o tratamento adequado para sua realidade.
09/04/2017  Paciente Discordo parcialmente da recomendagdo Sim, PACIENTE EM TRATAMENTO COM IMIGLUCERASE,  PACIENTE DEVE TER DIREITO DE ESCOLHA,

preliminar

HA MAIS DE UMA OU DUAS DECADAS, MANTER NO JUNTAMENTE COM O MEDICO, DE QUAL
MESMO MEDICAMENTO. SEM NECESSIDADE DE MEDICAMENTO DEVE FAZER
ALTERAGAO, UMA VEZ QUE A EFICACIA JA ESTA

COMPROVADA E SE MANTEM.
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10/04/2017  Profissional de Discordo totalmente da recomendagdo  Sim, Introducdo do ustekinumabe no tratamento da
saude preliminar artrite psoriasica.
10/04/2017  Profissional de Discordo totalmente da recomendagdo  N&o
saude preliminar
10/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdao  Nao
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
10/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendagdao  Nao
preliminar
10/04/2017 Interessado no Discordo parcialmente da recomendagdo N&o Melhor manter o medicamento atuai ja que
tema preliminar os pacientes se adaptaram e tiveram
melhoras.
10/04/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendagdo  Néo Na minha opinido, ja que estamos falando
tema preliminar sobre atualizagdo de PCDT que seja
incorporados todos os medicamentos
aprovados pela ANVISA e a decisdo de qual
medicamento a ser utilizado deve ser do
médico (técnico) e o paciente/familia.
11/04/2017  Grupos/associa Discordo totalmente da recomendagdo  Sim, Os pacientes poderiam fazer o tratamento em casa Incabivel colocar a alfataliglucerase como 1

¢do/organizaca preliminar
o de pacientes

com auxilio de um técnico de infernarem acima de 18
anos.O exame de inzima é um exame complexo sendo
feito em laboratdrios especificos, que poucos
laboratdrio de erros inatos fazem,vcs querem fazer esse
exame via sus onde a margem de erro é 95 porcento,
onde um paciente sendo DG pode dar negativo
naturalmente pela falta de infraestrutura que o sus ndo
tem.Acontecera também que muitos poderiam dar
positivo por erro no exame em entrar em tratamento
sem ser DG.

tratamento, pois a maioria usa imiglucerase
no brasil sendo que esse medicagdo nao tem
reacao adversa sendo utilizada até para
gestantes.Inadimisivel vcs quererem tirar o
direito dos médicos em escolher o melhor
tratamento para o paciente, passando por
cima da conduta médica em escolher.O
médico junto com o paciente tem livre
escolha em escolher o melhor tratamento, a
imiglucerase no brasil é usada por mais ou
menos 650 pacientes desde bebés, criangas,
adultos e idosos.A alfataliglucerase tem mais
ou menos uns 34 pacientes no Brasil, sendo
que fora do Brasil estd com restri¢gdo de uso
ja, e outra coisa mais grave esse medicacdo
estdo querendo colocar tabaco nela.
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11/04/2017  Profissional de Concordo parcialmente da Sim, Solicitar a inclusdo do medicamento Eliglustate No item 5.1 b): Ressaltar que as respostas Clique aqui
saude recomendacdo preliminar (Tartarato de Eliglustate) - Inibidor da sintese de Osseas sdo bem mais demoradas que os
substrato - autorizado pela Anvisa cujo registro foi outros parametros, ndo sendo prudente a
publicado em 13/03/2017 em Diério Oficial da Unido. substituicdo de tratamento apds seis meses
Atualmente tenho cinco pacientes em uso do Eliglustate de uso de uma primeira op¢dao em doses
desde janeiro de 2012, quando entraram no estudo maximas, devido a avaliagdo de resposta de
clinico. Com final do estudo em agosto de 2015, os doenca dssea. Sugerimos que para resposta
pacientes permanecem em uso do medicamento por Ossea esse prazo seja de doze a vinte quatro
expansdo do estudo. Os cinco pacientes permanecem meses.No item 5.1 Critérios Maiores b):
com resposta étima tanto clinica como laboratorial, Sugerir que ndo seja aceito a dosagem de
confirmando a excelente eficacia e seguranga do Beta Glicoceribosidase em papel de filtro,
referido medicamento.Consideramos incoerente e uma vez que apresenta uma alta incidéncia
inaceitavel a ndo inclusdo do Eliglustate no atual de falso negativo e positivo, e que um
protocolo, uma vez que ja esta aprovado no Brasil, e que aumento significativo da quitotriosidase ndo
assim como 0s Nossos, varios pacientes estdao em uso em valida o exame, ja que é uma enzima de fase
outros Centros de Referéncia em Doenca de Gaucher no aguda, podendo estar significativamente
Nnosso pais. Ressalto ainda a necessidade de inclusdo no  elevada em situagGes como estado
atual momento, considerando que a préxima revisao inflamatdrio, gravidez, neoplasia, entre
deste PCDT esta prevista somente em dois anos. No outras.Pessoalmente tivemos paciente com
entanto, a PCDT atual (outubro/2011) esta sendo valores acima de 25 vezes o maior valor de
revisada apds cinco anos. referéncia, ndo resultante da Doenga de
Gaucher. Exs.: uma das gestantes chegou a
niveis de 3.500 de quitotriosidade, outra
paciente com niveis >500 nmol/h/mL teve
diagnéstico de hépato-carcinoma; (valor de
referéncia maximo 132 nmol/h/mL).
11/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a Nao
amigo ou recomendagdo preliminar
cuidador de
paciente
11/04/2017  Grupos/associa Concordo totalmente com a N3o
¢do/organizacad recomendacdo preliminar
o de pacientes
11/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Nao Tendo em vista a experiéncia ao longo de 20
amigo ou preliminar anos de tratamento com imiglucerase , seus
cuidador de beneficios e a seguranga comprovados nos
paciente pacientes de Doenca de Gaucher, incluindo

criangas e mulheres gravidas, tenho como
minha opinido que a livre escolha do médico
e do paciente deve ser respeitada.
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11/04/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendacdo  Néo

tema preliminar
11/04/2017 Paciente Discordo totalmente da recomendag¢do  N&o
preliminar
11/04/2017  Paciente Concordo parcialmente da Ndo N3do entendo por que esse assunto tdo
recomendacdo preliminar importante e de total interesse do paciente é

tratado assim escondido, sim, pois a maioria
dos pacientes ndo tem conhecimento do que
estd acontecendo, e nem como acessar essas
informacgdes. Um artigo de 57 paginas, é serio
isso?! Para pessoas leigas... Isso é um total
descaso, por que isso ndo é falado pelos
médicos durante a consulta ou uma pesquisa
direta feita com alguém que saiba explicar de
maneira clara e facil de entender o que sera
feito com a vida daquele paciente que
necessita dessa medicacdo para sobreviver.
Me desculpe mas vocés nao estdo
preocupados com nossa opiniao.

11/04/2017  Profissional de Discordo parcialmente da recomendag¢do Sim, Como voces continuam insistindo na Taligluceraze  Governo deveria rever a maneira de legislar,

saude preliminar se o proprio laboratdrio que criou a molécula estao ja que as leis complementares na area da
desistindo dela. saude nao estdo surgindo efeito.
11/04/2017  Grupos/associa Discordo totalmente da recomendagdo  N&o Continuam insistindo numa molécula que o
¢do/organizaca preliminar proprio laboratdrio que a desenvolveu esta
o de pacientes deixando de lado.Pesquisando outra

molécula. Esta na hora de desenvolver
tecnologia biomolecular prépria para
economizar.Ndo sacrificar os pacientes que
tanto sofrem, com negociagdes
estapafurdias.

11/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendacdo  N3o
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
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11/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendacdo  Sim, -Considero temerdria a indicacdo de - Acredito que a maioria dos pacientes, e seus
preliminar Alfataliglucerase alfa para criancgas a partir de 4 anos. A familiares, ndo foram suficientemente
Imiglucerase é muito mais segura (por seu tempo de informados e esclarecidos a respeito desta
uso, e pelo nimero de publicagGes cientificas a consulta publica. Imagino que poucos
respeito), e deveria continuar a ser utilizada em criangas conhecem, ou compreendem, o teor deste
e adolescentes;- Também considero temeraria -e documento e o impacto das alteragdes
desumana- a exclusdo de bebés com doenca de sugeridas, e suas consequéncias para suas
Gaucher tipo 2 do protocolo de tratamento. Estas vidas, e a de seus familiares;- Aguardo,
criangas também precisam, e merecem, receber também, justificativas mais claras, por parte
tratamento para seus sintomas viscerais e do Conitec, que demonstrem a necessidade
hematoldgicos;- Sugiro que o protocolo indique de alteragdes do protocolo vigente
laboratdrios publicos para a realizagdo de exames (elaborado em 2014);- Sugiro a prorrogagdo
diagndsticos para a doencga de Gaucher, atividade que,  do prazo desta consulta, para que os
atualmente, é empreendida apenas pelas industrias pacientes e seus familiares possam se
farmacéuticas. informar melhor, opinar conscientemente e
adequadamente, sobre as mudancas
propostas.
11/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendagdao  Sim, Quero continuar com o mesmo medicamento que
preliminar estou tomando, pg ele me faz bem.
12/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendagdo  Sim, pois nos pacientes temos o direito de continuar
preliminar com o nosso tratamento e beneficios que foi nos
concedido desde de inicio.
12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagcdo  Nao
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Nao Nao
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
12/04/2017 Paciente Concordo parcialmente da N3o
recomendacdo preliminar
12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdao  Nao O médico tem o direito de escolher o melhor
amigo ou preliminar tratamento para seu paciente sempre.As
cuidador de medic¢des disponiveis sdo as melhores, o
paciente exame que querem colocar no SUSE bem

completo e devem colocar , manter , em
clinica especializada.
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12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagcdo  Nao O médico tem direito de escolher o melhor
amigo ou preliminar tratamento para seu paciente sempre. As
cuidador de medicag¢0Oes disponiveis sdao as melhores, o
paciente exame que querem colocar no sus é bem

completo e devem continuar em clinicas
especializadas.

12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomenda¢do  Nao Como mée de um paciente adulto, que foi
amigo ou preliminar tratado precocemente com altas doses de
cuidador de reposicao enzimatica aos 3 anos de idade,
paciente insisto que o tratamento ( tipo e doses de

medicamento) deve ser avaliado caso a caso
e baseado na avaliagdo médica individual (
médicos especialistas em DG), em centros de
exceléncia. O resultado deste processo com
fraturas patoldgicas graves na infancia, além
de outros sintomas, ¢ um adulto
clinicamente saudavel , inserido no mercado
de trabalho e tratamento de manutencgao
com as doses mais baixas recomendadas do
medicamento Cerezyme, revelando a
importancia do " investimento" inicial .
Medicamentos com longo histérico de
evidéncias de sucesso devem ser mantidos
nos casos em que o médico considerar que
este é a melhor opgdo para a salde do
paciente.

12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendacdo  Sim, Os pacientes poderiam fazer o tratamento em casa O exame de enzimas deve continuar sendo
amigo ou preliminar com auxilio de enfermeira feito nos laboratdrios especificos pois é
cuidador de bastante complexo e o SUS ndo esta
paciente preparado além da probabilidade da margem

de erros

12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendacdo  Nao
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente

12/04/2017 Paciente Discordo totalmente da recomendacdo  N&o

preliminar
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12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagcdo  Nao
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendag¢do  N&o
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
12/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendacdo  Nao
preliminar
12/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendagdo  Sim, Os pacientes poderiam fazer o tratamento em casa O exame enzimatico deve continuar sendo
preliminar com auxilio de enfermeiros feito nos laboratérios especificos pois é
bastante complexo e o SUS ndo esta
preparado além da probabilidade de erros
12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendag¢do  N&o
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
12/04/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendagdo  N&o
tema preliminar
12/04/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendacdo  Néo
tema preliminar
12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Sim, Os pacientes poderiam fazer o tratamento em casa O exame enzimatico deve continuar sendo
amigo ou preliminar com auxilio de enfermeiros feito nos laboratdrios especificos pois é
cuidador de bastante complexo e SUAS ndo esta
paciente preparado além da probabilidade de erro. O
tratamento com a primeira opgao de ser a
alfataliglucerase é incabivel pois o médico
junto ao paciente deve escolher o melhor
tratamento ( Imiglucerase)
12/04/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendagdo  N&o

tema

preliminar
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12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendacdo  Sim, Os pacientes poderiam fazer o tratamento em casa O exame enzimatico deve continuar sendo
amigo ou preliminar com auxilio de enfermeiros feito nos laboratérios especificos pois é
cuidador de bastante complexo e o SUS ndo esta
paciente preparado além da probabilidade de erro e o

alfataliglucerase como primeira opgao é
incabivel pois o médico e paciente deve
escolher qual é o melhor tratamento
(Imiglucerase)
12/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendacdo  N&o
preliminar
12/04/2017  Paciente Concordo parcialmente da Sim, O respectivo protocolo clinico também deveria Fago tratamento com imiglucerase a
recomendacdo preliminar tratar sobre locais de infuses do medicamento, como: aproximadamente 15 anos. Atualmente,
Treinamento de novas equipes em outros centros de tenho dificuldades com os dias da infusao,
saude e, disponibilidade de outros centros de satde pois resido longe do Hospital e isso atrapalha
proximos da residéncia do paciente, para melhor em minhas atividades profissionais. Nunca
comodidade e "desafogar" os centros de referéncia. tive nenhuma reagdo alérgica ou adversa ao
medicamento. Aceitaria a troca do
medicamento, por um periodo de testes,
desde que tenha total liberdade para voltar
ao tratamento inicial, ou um atendimento
mais flexivel em prol também, da qualidade
de vida, ndo s6é minha como de outros
pacientes que passam pelo mesmo problema.

12/04/2017  Grupos/associa Discordo totalmente da recomendacdo  Sim, O exame enzimatico deve continuar sendo feito nos A alfataliglucerase como primeira opgao é
¢do/organizac¢d preliminar laboratdrios especificos pois é bastante complexo e o totalmente incabivel, pois tem varias rea¢des
o de pacientes SUS ndo estd preparado pois é um exame bastante e restricGes, quem tem o direito de escolher

complexo , a margem de erro podera ser desastroso o melhor tratamento é o médico e paciente.

12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Sim, O s pacientes poderiam fazer o tratamento em casa O alfaglucerase como primeira opgao é
amigo ou preliminar com auxilio de enfermeiros totalmente incabivel pois tem varias reagoes
cuidador de e restricGes quem tem que escolher qual
paciente melhor tratamento é o médico e o paciente (

Imiglucerase)

12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendacdo  Nao
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente

Pagina 16 de 38



Dt. contrib. Contribuiu O que vocé achou desta proposta  Vocé gostaria de alterar ou incluir alguma Gostaria de comentar sobre algum outro  Referéncia
como de protocolo ou diretriz? informacgao ao texto? Qual(is) aspecto?
12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagcdo  Nao
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
12/04/2017  Profissional de Discordo parcialmente da recomendacdo N&o Entendo que os centros de referéncias em
saude preliminar doengas raras e médicos prescritores devem
ter autonomia para prescri¢ao dos diversos
tratamentos para os pacientes a depender
daquilo que seja o melhor para o paciente.
12/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a Nao
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente
12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Sim, Inclusdo de todos os medicamentos para doenga de Gostaria que fosse respeitada a livre escolha
amigo ou preliminar Gaucher médica para prescricdo
cuidador de
paciente
12/04/2017  Profissional de Discordo parcialmente da recomendag¢do Sim, Ndo acho prudente o uso da alfataliglicerase em Acho que usar a alfataliglicerase em
saude preliminar pacientes pediatricos, pois o estudo envolveu um pacientes pediatricos, sem ter um melhor
numero muito pequeno de pacientes e a maioria estudo nessa populagdo, colocaria em risco a
apresentou reacdo de hipersensibilidade. O uso da vida desses pacientes e prejudicaria o
Imiglucerase ja é feito ha muito tempo, com grande tratamento.
numero de pacientes com DG tipo 1, 6tima resposta
clinica e com muito pouco efeito adverso 4 medicacéo.
12/04/2017  Profissional de Discordo parcialmente da recomendagdo Sim, Em primeiro lugar, o médico e seu paciente devem portanto . de 14 pacientes, 6 tiveram reacdes

saude

preliminar

ter liberdade para escolher o tratamento mais adequado
. A taliglicerase ainda é um novo medicamento , com
poucos casos no mundo e pouco tempo de avaliagao
clinica. Nas ha tempo para dizer se a eficicia é igual a
da imiglucerase , ha 25 anos no mercado . Além disso a
taliglicerase tem comprovadamente numero bem maior
de eventos adversos . Trato pacientes com Gaucher
desde 1996 e vi apenas uma reac¢do a imiglucerase e foi
leve . Com a taliglicerase os eventos sao muito mais
frequentes e graves ., havendo na bula americana
incidéncia de 44 a 46% de reagdes , em estudos com
pequeno numero de pacientes, 14 no primeiro estudo e
13 no segundo estudo.

. Em 52 paciente que acompanho( e form
mais desde 1996 , alguns se mudaram e
tratam em outro local) , 1 teve reagédo leve,
em todos esses anos . Ha a recomendacédo de
uso hospitalar, sob supervisdo médica e 4
dos meus pacientes fazem infusdo em outra
cidade, em local com profissionais de
enfermagem treinados , mas sem medico e
alguns fazem infusdao domiciliar . Acredito
gue seriam necessarios mais estudo para
comprovar a eficicia e seguranca da
Taliglicerase antes de coloca-la como
primeira opgao .
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Dt. contrib. Contribuiu O que vocé achou desta proposta  Vocé gostaria de alterar ou incluir alguma Gostaria de comentar sobre algum outro  Referéncia

como de protocolo ou diretriz? informacgao ao texto? Qual(is) aspecto?
12/04/2017  Profissional de Discordo parcialmente da recomendagdo Sim, 1. Recomendacdo de indicacdo da taliglucerase Inclusdo do eliglustate, recentemente Clique aqui
saude preliminar para criangas com idade igual ou superior a 4 anos até  aprovado pela Anvisa (margo de 2017) no
os 18 anos ndo deveria ser absoluta, deveria ser PCDT 2017 para doenga de Gaucher, como
permitida a escolha da imiglucerase ou terapia de inibicdo de substrato de primeira

alfavelaglucerase pelo médico prescritor;2. Confirmagdo linha.
de reagbes de anafilaxia e/ou hipersensibilidade no
deveriam se restringir as IgE mediadas; na alergia a
proteina heterdloga, 95% é mediada por células;3.
Deveriam ser incluidas as recomendagdes da bula do
Elelyso (taliglucerase no mercado norte-americano,
revisada em 2016) em relagdo a riscos de
hipersensibilidade e anafilaxia, com atualizagao dos
percentuais de efeitos adversos;4. Agéncia reguladora
canadense acrescenta que em relagao a taliglucerase
ndo existem evidéncias robustas indicando que a
taliglucerase possa prevenir crises dsseas, desfecho este
considerado crucial; 5. Atualizagdo das informagdes
sobre imunogenicidade segundo a bula atualizada
(2016) do Elelyso;6. Recomendagdo mais explicita de uso
de dose maxima (60 U/kg/2 semanas) da TRE para
criangas e adolescentes, considerando-se o pico de
massa 0ssea e prevencdo de problemas dsseos em longo
prazo;7. Enfatizo a importancia da liberdade do médico
escolher a melhor medicagdo para seu pacientes, para
que nio se infrinja o Codigo de Etica Médica;
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12/04/2017

Empresa
fabricante da
tecnologia
avaliada

Concordo parcialmente da
recomendacdo preliminar

Sim, Nesta revisdo do PCDT, no item 10.3 — Resposta
Terapéutica, foi retirado o texto sobre substituicdo de
terapia. Este mesmo foi adicionado ao item 5.1 - PARA
TRATAMENTO COM TERAPIA DE REPOSICAO
ENZIMATICA (TRE), porém apenas aplicado a
alfataliglicerase. Acreditamos ser necessdrio cobrir todas
as possibilidades de substituicdo de terapia, previstas
em protocolo, tanto de alfataliglicerase para
imiglucerase ou velaglucerase, quanto o inverso. Desta
forma, sugerimos a manutencdo do texto que estava
anteriormente, com os devidos ajustes, conforme segue
abaixo, sem prejuizo da manutengdo do texto no item
5.1. Apenas entendemos que o PCDT deve cobrir todas
as possibilidades. Proposta de manutencdo do texto no
item 10.3:10.3 Resposta Terapéutica“....Uma vez iniciada
a TRE com um medicamento, recomenda-se que ndo
ocorra a sua substituicdo, salvo nas seguintes
situagdes:a) reagdo de hipersensibilidade mediada por
IgE ou evento adverso grave de acordo com critérios
adotados no glossario da ANVISA dos Guias de
Farmacovigilancia para Detentores de Registro de
Medicamentos (102);b) ndo havendo resposta
adequada, desde que excluidas outras causas para
tanto, e tendo ocorrido uso da mesma enzima até a
dose limite superior (60 U/kg/infus&o) por pelo menos 6
meses, € possivel a substituicdo do tipo de enzima a ser
administrada, a critério médico; Atenciosamente,

12/04/2017

Paciente

Discordo totalmente da recomendagado
preliminar

Sim, Como futura paciente. Gostaria que continuasse da
forma que esta. Pois o resultado esta dando certo.
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12/04/2017

Empresa

Concordo parcialmente da
recomendacdo preliminar

Sim, REF: Consulta Publica CONITEC/SCTIE N2
10/2017Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas para
Doenca de GaucherA ACTELION PHARMACEUTICALS DO
BRASIL LTDA. vem por meio desse documento expressar
suas sugestdes frente a consulta publica disponibilizada
pela CONITEC a respeito do PCDT de Doenga de
Gaucher.A doenca de Gaucher é um disturbio genético
autossOmico recessivo, causado por uma deficiéncia na
enzima glicocerobrosidase, que resulta no acimulo do
substrato glicosilceramida em diversos 6rgdos levando a
um espectro de manifestagGes clinicas: hepaticas,
esplénicas, renais, hematoldgicas (redugdo da contagem
de plaquetas e sangramentos) e dsseas (desde
osteopenia até necrose e faturas patoldgicas) .A doenga
de Gaucher é a principal doenga de depésito lisossomico
e afeta 1 em cada 40.000 nascidos vivos.Clinicamente,
pode ser classificada em tipo 1 (ndo neuropatica - forma
mais frequente, correspondendo a 95% dos casos), tipo
2 ( neuropatica aguda - afeta lactentes e criangas e
causa dano cerebral extenso e progressivo), e tipo 3
(neuropatica crénica - afeta criangas e adolescentes com
quadro neuroldgico varidvel, porém menos grave do que
a forma 2).Seu tratamento consiste em recuperar o
equilibrio metabdlico do organismo, evitando o acumulo
excessivo do substrato (glicosilceramida) dentro das
células. Esse reequilibrio pode ser obtido através da
suplementagdo de enzimas ativas (Terapia de Reposigdo
Enzimatica - "TRE"),através da reducdo da quantidade de
substrato ( Inibicdo da Sintese de Substrato - "ISS"), ou
através do aumento da atividade da enzima nativa
defeituosa. Somente as duas modalidades terapéuticas
inicialmente citadas estariam disponiveis pelo atual
PCDT. Estariam, pois o miglustate, medicamento que
atua sobretudo na ISS, comprovadamente também tem
efeito de aumento da fungdo da enzima nativa
defeituosa (conhecido como “efeito chaperona”) em
mutacdes genéticas na Doenca de Gaucherl. Portanto, o
miglustate possui efeito tanto na ISS como no aumento
da atividade da enzima nativa defeituosa.Entretanto,
algumas consideragGes de melhorias podem ser
instituidas no documento em questdo, de forma a

Clique aqui
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garantir um melhor manejo clinico de seus
portadores:No que diz respeito aos critérios menores
para inclusdo, o uso de miglustate ndo deve ser restrito
a falha terapéutica ao Tratamento de Reposi¢do
Enzimatica (TRE). O medicamento deve ser incluido
também como primeira linha de tratamento para
pacientes com doenca leve a modera, conforme
consensos internacionais2.Além disso, ndo s6 condicGes
médicas, mas também condig¢des sdcios-econOmicas e
particulares de cada paciente, tais como, dificuldade
para locomocgdo até centros de infusdo, medo de agulha,
regimes de trabalho que ndo permitem auséncia dos
pacientes para receber infusdo e até a recusa do
paciente em receber a infusdo enzimatica, devem
também ser consideradas para escolha do miglustate
como opgdo terapéutica tanto em primeira linha quanto
em segunda linha de tratamentol. Inclusdo no
tratamento da Doencga de Gaucher tipo 3, conforme as
séries de casos descritas na literatura médica2-6, da
dose de 200 mg via oral a cada 8 horas, ou seja, o dobro
da dose utilizada para tratamento da Doenca de
Gaucher tipo 1, conforme o atual PCDT.A TRE é incapaz
de prevenir o desenvolvimento de complica¢des do
sistema nervoso central (SNC), uma vez que sua
molécula seja maior do que 60kDa, o que impede sua
passagem através da barreia hemato-encefalica. Em
2002, miglustate foi disponibilizado para utilizagdo em
pacientes portadores da doenga de Gaucher.
Diferentemente da TRE, miglustate, devido ao tamanho
reduzido de sua molécula, consegue penetrar no SNC
através da barreira hemato-encefilica, podendo
interferir na historia natural da doenca neuroldgica de
Gaucher, como observado em séries de casos
posteriormente disponibilizadas em literatura médica3-
6. Porém, doses maiores sao utilizadas nessa indicacao,
o que faz necessdria a adaptagao do texto do PCDT em
vigéncia.Inclusdo da op¢do da combinagdo de TRE + IS
(miglustate) para pacientes com doenca grave,
sobretudo com manifestagGes dsseas, quando o
tratamento com monoterapia com TRE, mesmo em
dose maxima, ndo seja eficaz 2,7.Alguns pacientes
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portadores de Gaucher apresentam fendtipo mais
agressivo, com comprometimento grave ésseo e doenca
debilitante. Tais pacientes mantem deterioragdo do
quadro clinico mesmo em doses altas de TRE associadas
a bifosfonato. Relatos de casos revelam beneficios
quando a associacdo de TRE e ISS é instituida em
combinacgao, devendo entdo ser
considerada2,7.Entretanto, tal combinacdo ndo estd
disponivel no PCDT atual e necessita ser revisado.Certos
de que essas medidas serao avaliadas para beneficio do
paciente e seus tratadores e familiares, encerramos
nossos comentarios.Anexas as referéncias. 1. Alfonso et
al. Haematologica / The Hematology Journal. 2005; 90
(52); 2992. Cox et al. J Inherit Metab Dis. 26(2003) 513-
5263. Capablo et al. Epilepsia. 2007 Jul; 48(7):1406-
84.Cox et al. J Inherit Metab Dis. (2008) 31:
7455.Mehtha et al. European Journal of Internal
Medicine 17 (2006) S13-S156.Pastores et al. Semin
Hematol 41(suppl 5):4-14. 20047.Pastores et al. Current
Medical Research and Opinion. Vol. 25, No. 1, 2009,
23-378.Giraldo, Pilar. La afectacion Osea enm la
Enfermedad de Gaucher. Espafia. Fundacién Espafiola
para el Estudio y Terapéutica de la enfermedad de
Gaucher. 2009. 179p.9. Miglustate: bula do
produto10.http://www.ema.europa.eu/index.jsp?curl=p
ages/medicines/human/meidcines/003724/human_med
001840.jsp&mid=WC0bo1ac058001d124>

12/04/2017  Paciente Concordo totalmente com a Nao
recomendacdo preliminar

12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendacdo  Nao
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente

12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendag¢do  N&o
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente

12/04/2017 Interessado no Concordo totalmente com a Nao

tema

recomendacdo preliminar
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12/04/2017 Paciente Concordo totalmente com a N3o
recomendacdo preliminar
12/04/2017  Familiar, Concordo totalmente com a Ndo
amigo ou recomendacdo preliminar
cuidador de
paciente

12/04/2017  Profissional de Discordo totalmente da recomendacdo  N&o
saude preliminar

12/04/2017  Grupos/associa Discordo totalmente da recomendagdo  N&o
¢do/organizacd preliminar
o de pacientes

12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendag¢dao  Nao
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
12/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendagdo  Nao
preliminar
12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagao  Nao O médico deve ter a liberdade na escolha do
amigo ou preliminar melhor tratamento para o paciente.Os
cuidador de exames tem que ser feitos em clinicas
paciente especializadas
12/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendacdo  Nao Nao
preliminar
12/04/2017 Interessado no Concordo totalmente com a Nao
tema recomendacdo preliminar
12/04/2017 Empresa Discordo totalmente da recomendacdo  Nao
preliminar
12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Sim, Discordo totalmente pois todo paciente deve ter
amigo ou preliminar seus diretos sempre respeitados e junto com seu médico
cuidador de escolher qual melhor tratamento, pois vidas ndo tem
paciente preco

12/04/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendagdo  Néo

tema preliminar
12/04/2017  Profissional de Concordo totalmente com a N3o
saude recomendacdo preliminar
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12/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendagcdo  Nao Sou paciente de Gaucher desde 2003 é desde
preliminar entdo tenho tido bons resultados com o

imiglucerase, ndo creio que seria uma boa
mudanca uma vez que ja faco o tratamento a
muitos anos com o imiglucerase.

12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdao  Sim, Inclusdo de droga oral eliglustate no PCDT Livre escolha para prescricao médica.
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendacdo  Sim, Que todo paciente tem seus direitos respeitados e
amigo ou preliminar que junto ao seu médico possam ver qual a medicdo
cuidador de melhor para seu tratamento,quanto aos exames serem
paciente feitos na rede publicaSUS vai ter muitos diagndstico

errados, sao exames adequados para se chegar ao
diagndstico correto, daqui a pouco o que vai acontecer
pessoas com diagndstico errados tomando remédios
sem ter a doenca

12/04/2017 Paciente Discordo totalmente da recomendacdo  N3o
preliminar
12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Nao
amigo ou preliminar
cuidador de
paciente
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12/04/2017

Profissional de Discordo parcialmente da recomendacdo Sim, Dispomos de 3 enzimas para o tratamento da DG. O

saude

preliminar

texto, sob a justificativa (ndo referenciada e, a meu ver,
insuficientemente discutida, de necessidade de garantir
autonomia nacional na producdo da TRE), opta,
apaixonadamente, ("tecnologia inovadora!") por uma
delas. E baseia-se em um estudo muito pequeno (31
pacientes, sendo 5 pediatricos), com seguimento, tal
qual, curto (9 meses) para concluir como sendo segura a
troca.O que pretende o pais a largo prazo?
Responsabilizar-se e buscar a autonomia na producdo da
TRE em todas as doencas raras para as quais haja (e
venha a haver) tratamento? Porque ndo conhego razao
especifica para foco na DG.Esse claro direcionamento,
na auséncia de critérios clinicos ou fdrmaco-econémicos
indiscutiveis, entendo, fere de maneira eticamente
proibitiva a autonomia do profissional prescritor, ultimo
responsavel pela saude do seu paciente.Ndo vejo a
"garantia da autonomia nacional" como justificada (se
houver justificativa, que ndo alcango no momento, esta
deve, em minha modesta opinido, ser incluida no texto -
ou ser regra para todas as patologias) sob o ponto de
vista ético, buscando a sustentabilidade do
sistema.Entendo que ndo deva haver, dados os
resultados disponiveis na literatura atual,
direcionamento para nenhuma das 3 enzimas
disponiveis.

Agradeco a oportunidade de, muito
respeitosamente, colocar minha
opinido.Espero ter, de alguma maneira,
contribuido para as discussdes que levardo a
versdo final do documento.

12/04/2017

Paciente

Discordo totalmente da recomendacdo
preliminar

Sim, Ndo concordo com a mudanga de remédio no qual
eu tomo, eu utilizo o imiglucerase, creio q é
desnecessaria a mudanca pois 0 meu organismo tem
uma 6tima resposta para com o mesmo.

12/04/2017

Paciente

Discordo totalmente da recomendagdo
preliminar

Ndo

Fago uso da Imiglucerase ha mais de 15 anos
nunca tive problemas com a medicagdo, pude
usa-la durante minha gravidez sem risco
algum para a satde do meu filho, que hoje
esta forte e saudavel. E com a imiglucerase
tenho a opcdo de estar fazendo o tratamento
em casa com um enfermeiro capacitado sem
a necessidade de sair da minha casa de
madrugada a cada quinze dias para fader
tratamento em outra cidade.
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12/04/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendacdo  Néo
tema preliminar
12/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendagdo  Nao Faco uso da Imiglucerase hd mais de 15 anos
preliminar nunca tive problemas com a medicagdo, pude
usa-la durante minha gravidez sem risco
algum para a saude do meu filho, que hoje
esta forte e saudavel. E com a imiglucerase
tenho a opcdo de estar fazendo o tratamento
em casa com um enfermeiro capacitado sem
a necessidade de sair da minha casa de
madrugada a cada quinze dias para fader
tratamento em outra cidade.
12/04/2017  Profissional de Discordo totalmente da recomendacdo  N&o At
saude preliminar
12/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Nao Faz bem aos meus dois irmdos que toma ele
amigo ou preliminar ha muito tempo.
cuidador de
paciente
12/04/2017  Paciente Concordo parcialmente da N3o
recomendacdo preliminar
13/04/2017  Profissional de Discordo totalmente da recomendagdo  N&o Todos medicamentos aprovados pela ANVISA
saude preliminar deveriam ser incorporados e a decksao de
qgual medicacao a see utilizada deve ser do
medico e o paciente.
13/04/2017  Profissional de Discordo totalmente da recomendagdo  N&o Todos medicamentos aprovados pela ANVISA
saude preliminar deem ser incorporados e a decisao de qual
medicamento sera utilizado, deve ser do
medico responsavel.
13/04/2017  Profissional de Discordo totalmente da recomendagdo  N&o Incorporacao de todos medicamentos
saude preliminar aprovados pela ANVISA e a decisao sempre
ten que ser do medico e do paciente.
13/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagao  Nao Incoporacao de todos medicamentos
amigo ou preliminar disponiveis e decisao ten que ser do medico
cuidador de responsavel
paciente
13/04/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendagdo  N&o decisao ten que ser do medico em conjunto

tema

preliminar

com o paciente.
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13/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagcdo  Nao

amigo ou preliminar

cuidador de

paciente

13/04/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendagdo  N&o

tema preliminar
13/04/2017  Paciente Discordo totalmente da recomendagdo  Sim, que permaneca a infusdo via imiglucerase sim. porque o médico acompanhante é quem
preliminar deve auttorizar a troca do medicamento
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13/04/2017  Profissional de Discordo parcialmente da recomendacdo Sim, Indicacdo da afa-taliglicerse como medicamento de Poderia ser incluido nas opg¢des terapéuticas Clique aqui
saude preliminar escolha gera preocupacgao porque a bula americana desinibidos de substrato para maiores de 18

desse medicamento tem uma adverténcia grave anos o Tratarato de Eliglustat que
(Warning Box) quanto ao risco de reagdes graves e recentemente obteve o registro pela ANVISA
recomenda seu uso em ambiente hospitalar. Essa séria e este medicamento teve estudo clinico e
adverténcia ndo faz parte da bula brasileira. E seria mais de 5 anos com mais de 200 pacientes no
muito importante em um pais como o Brasil com mundo com controle de ressonancia de
condiges tao diferentes nos estabelecimentos de saide fémures e coluna vertebral e dosagem de
que pelo menos o médico fosse alertado quanto ao risco substancia inflamatdrias, sendo evidenciada
de uma reacdo anafilatica como edema de glote, que o sua eficacia tanto a doenga 6ssea como a
sucesso da intervengao nessa reagao depende da diminuigdo dos niveis dos biomarcadores
presenga do médico e uma conduta ja pré-estabelecida inflamatérios. @ medicamento é a mis
no momento da reagdo.Pelo DATASUS observamos que inovadora opgdo por ser via oral eficaz como
ja houve um maior numero de pacientes utilizando a a terapia de reposi¢cdo enzimatica com
alfa-taliglicerase no Brasil e este nUmero caiu imiglucerase com numero muito pequeno de
significativamente e isso ocorre por reagdes adversas e  reagBes adversas e representa uma melhora
falha de resposta terapéutica. E importante a significativa na qualidade dos pacientes
manutengdo de outros enzimas para o terapéutica para adultos.
gue o médica tenha op¢do para continuar o tratamento
do paciente.A experiéncia brasileira com a imiglucerase
no tratamento de doenga de Gaucher foi e continua
sendo muito feliz pela seguranca e eficicia do
medicamento utilizado no mundo todo ha mais de 20
anos e é dificil aceitar o uso de um outro medicamento
que gera insegurancga no prescritos quanto a seguranca
e eficacia. Se precisamos ter essa experiéncia no Brasil
que ela venha com orientagao suficiente aos médicos
para ndo colocarmos, por exemplo uma paciente do
interior do Amazonas, risco de reagdo grave, anafilatica
que representa risco de morte se nano houver uma
conduta rapida e precisa.Embora ndo existam
publica¢des sobre as rea¢des adversas graves com alfa-
taliglicerase nos chama a aten¢do que numero de
usuarios ja foi bem maior do que hoje, porque???E
também ouve-se dos profissionais que tiveram essa
experiéncia com seus pacientes e tiveram que voltar ao
tratamento com imglucerase.

13/04/2017  Profissional de Concordo totalmente com a Sim, E um tratamento de extrema importancia para Com esta terapia pode otimizar a

saude

recomendacdo preliminar

minimizar o risco de amputagdo e complicagées no
paciente diabético.

recuperagao e gastos ao tratamento
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13/04/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendagdo  N&o
tema preliminar

13/04/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendagdo  N&o
tema preliminar

13/04/2017 Interessado no Discordo totalmente da recomendagdo  N&o
tema preliminar

13/04/2017  Interessado no Discordo totalmente da recomendagdo  N&o
tema preliminar
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13/04/2017

Profissional de Discordo parcialmente da recomendagdo Sim, No PCDT 2011 foi incluido no texto o uso de ”

saude

preliminar

Taliglucerase Alfa “ mesmo sem aprovagdo da Anvisa e
com pouca experiéncia de uso no Brasil: segue o texto
da época " PARA TALIGLUCERASE ALFAEm virtude de a
taliglucerase alfa ainda ndo estar aprovada e registrada
pela Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA),
este protocolo prevé sua utilizagdo para tratamento da
DG somente em casos excepcionais.". Para a atualizagao
desse PCDT foi ignorado o uso de hemitartarato de
eliglustate como opc¢do terapéutica real para o
tratamento da Doenca de Gaucher alegando que o
mesmo nao havia conseguido o registro na Anvisa e por
isso ndo foi considerado nas buscas metodoldgicas,
mesmo o produto estando presentes em varias das
revisdes bibiliograficas citadas. Sendo assim, ficou
Obvio que as razdes para a ndo inclusdo do
medicamento na atualizagdo desse protocolo ndo foram
técnicas ou cientificas. A reunido da Conitec ocorreu em
8 e 9 de marco de 2017 e o Registro do Eliglustate na
Anvisa ocorreu em 10 de mar¢o do mesmo ano. Na
plendria da Conitec ha representantes da Anvisa e do
CFM e mesmo assim nao foi incluido o uso do
hemitartarato de eligulstat que ja estava conquistando
posicdes dentro do processo de concessdo do registro
na Anvisa desde 2016 e que culminou com a publicacdo
do registro no dia seguinte a publicagao da consulta
publica. Também ndo foi considerado que no Brasil
existem aproximadamente 30 pacientes que ja fazem
uso dessa medicagdo desde 2010, com sucesso. No Rio
de Janeiro sdo 15 pacientes que por estarem dentro do
programa de acesso ao medicamento pds estudo ndo
estdo impactando no orgamento do SUS com
dispensacdo de medicamentos especificos para o
tratamento da Doenca de Gaucher desde 2010 (em
média de tempo).BEnfim, por questdes ja apresentadas
solicito a inclusdo do uso de hemitartarato de eliglustate
nas opcoes terapéuticas na categoria de inibidores da
sintese de substrato, de acordo com o texto publicado
na Resolugdo - RE n2 625 de 10 de margo de 2017 que
prevé o uso de hemitartarato de eliglustate para o
Tratamento de longo prazo para portadores de Doencga

No PCDT 2011 foi incluido no texto o uso de ”
Taliglucerase Alfa “ mesmo sem aprovagao da
Anvisa e com pouca experiéncia de uso no
Brasil: segue o texto da época " PARA
TALIGLUCERASE ALFAEm virtude de a
taliglucerase alfa ainda ndo estar aprovada e
registrada pela Agéncia Nacional de Vigilancia
Sanitdria (ANVISA), este protocolo preveé sua
utilizagdo para tratamento da DG somente
em casos excepcionais.". Para a atualizagdo
desse PCDT foi ignorado o uso de
hemitartarato de eliglustate como opgdo
terapéutica real para o tratamento da
Doencga de Gaucher alegando que o mesmo
ndo havia conseguido o registro na Anvisa e
por isso ndo foi considerado nas buscas
metodoldgicas, mesmo o produto estando
presentes em varias das revisdoes
bibiliograficas citadas. Sendo assim, ficou
Obvio que as razdes para a nao inclusdo do
medicamento na atualizagdo desse protocolo
nao foram técnicas ou cientificas. A reunido
da Conitec ocorreu em 8 e 9 de margo de
2017 e o Registro do Eliglustate na Anvisa
ocorreu em 10 de marco do mesmo ano. Na
plenaria da Conitec hd representantes da
Anvisa e do CFM e mesmo assim ndo foi
incluido o uso do hemitartarato de eligulstat
gue ja estava conquistando posi¢des dentro
do processo de concessdo do registro na
Anvisa desde 2016 e que culminou com a
publicacdo do registro no dia seguinte a
publicagdo da consulta publica. Também ndo
foi considerado que no Brasil existem
aproximadamente 30 pacientes que ja fazem
uso dessa medicagdo desde 2010, com
sucesso. No Rio de Janeiro sdo 15 pacientes
qgue por estarem dentro do programa de
acesso ao medicamento pos estudo ndo
estdo impactando no orcamento do SUS com
dispensacdo de medicamentos especificos

Clique aqui

Pagina 30 de 38


http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/31067/5615325_345331.docx

Dt. contrib.

Contribuiu
como

O que vocé achou desta proposta
de protocolo ou diretriz?

Vocé gostaria de alterar ou incluir alguma
informacgao ao texto? Qual(is)

Gostaria de comentar sobre algum outro  Referéncia

aspecto?

de Gaucher tipo | : metabolizadores pobres (MP),
intermediarios (MI) ou extensos (ME) do CYP2D6
Bonsideracdes sobre o item 5.1 para o tratamento de
reposi¢do enzimatica onde considera-se que “ Uma vez
em tratamento com alfataliglicerase, recomenda-se que
ndo ocorra a substituicdo, salvo nas seguintes situagoes
a) Reagdo de Hipersensibilidade a alfatliglicerase
mediada por IgE ou evento adverso grave de acordo
com critérios adotados no glossario da Anvisa

..... ".:1)Acredito que a mesma orientagdo sobre a
substituicdo de medicamentos deve ser adotada no uso
da imiglucerase, uma vez que outras questdes devem ser
consideradas: segurancga de produto, tempo e resposta
ao tratamento, preferéncia do paciente, autonomia no
ato médico. 2)®utro ponto inadequado é em relagdo a
proposta de identificagdo de IgE para documentar a
hipersensibilidade a droga, uma vez que esse teste ainda
nao esta integrado no rotina de coleta de exames e
com protocolo de tempos de coleta nao totalmente
definidos ainda pelo laboratdrio responsavel pela
distribuicdo do produto, sem contar o tempo de meses
até recebermos o resultado desse exame que é feito no
exterior. Assim, consideramos que devem ser excluidos
os pacientes com reagdes de hipersensibilidade apenas,
sem exigéncia do resultado de IgE positivo. Sabemos que
0 exame é importante e deve ser coletado, mas nao
podemos deixar o paciente meses sem tratamento até o
resultado definitivo e nem exp6-lo novamente a droga,
mesmo com pré medicamentos.3)@onsidero também
inapropriado o uso de como critério de exclusdo apenas
eventos adversos graves. De acordo com a definigao :
EVENTO ADVERSO GRAVE: sdo consideradas graves as
situacSes apresentadasa seguir:— Obito.— Ameaca a
vida: Ha risco de morte no momento do evento.—
Hospitalizacdo ou prolongamento de hospitalizacgéo ja
existente:Hospitalizacdo é um atendimento hospitalar
com necessidade de internagdo.Também inclui um
prolongamento da internagdo devido aum evento
adverso.Incapacidade significativa ou persistente: E uma
interrupgdo substancialda habilidade de uma pessoa
conduzir as funcdes de sua vidanormal.— Anomalia

para o tratamento da Doenga de Gaucher
desde 2010 (em média de tempo).Enfim,

por questdes ja apresentadas solicito a
inclusdo do uso de hemitartarato de
eliglustate nas opgBes terapéuticas na
categoria de inibidores da sintese de
substrato, de acordo com o texto publicado
na Resolucdo - RE n2 625 de 10 de margo de
2017 que prevé o uso de hemitartarato de
eliglustate para o Tratamento de longo prazo
para portadores de Doenca de Gaucher tipo |
: metabolizadores pobres (MP),
intermediarios (Ml) ou extensos (ME) do
CYP2D6 .@onsideragdes sobre o item 5.1
para o tratamento de reposi¢ao enzimatica
onde considera-se que “ Uma vez em
tratamento com alfataliglicerase, recomenda-
se que ndo ocorra a substituicdo, salvo nas
seguintes situagdes a) Reagdo de
Hipersensibilidade a alfatliglicerase mediada
por IgE ou evento adverso grave de acordo
com critérios adotados no glossario da Anvisa
..... ”.:1)Acredito que a mesma orientagdo
sobre a substituicdo de medicamentos deve
ser adotada no uso da imiglucerase, uma vez
que outras questées devem ser consideradas:
segurancga de produto, tempo e resposta ao
tratamento, preferéncia do paciente,
autonomia no ato médico. 2)®utro ponto
inadequado é em relagdo a proposta de
identificacdo de IgE para documentar a
hipersensibilidade a droga, uma vez que esse
teste ainda ndo esta integrado no rotina de
coleta de exames e com protocolo de tempos
de coleta ndo totalmente definidos ainda
pelo laboratdrio responsavel pela distribuicao
do produto, sem contar o tempo de meses
até recebermos o resultado desse exame que
é feito no exterior. Assim, consideramos que
devem ser excluidos os pacientes com
reacdes de hipersensibilidade apenas, sem
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congénita.— Qualquer suspeita de transmissao de
agente infeccioso por meio deum medicamento—
Evento clinicamente significante: E qualquer evento
decorrente douso de medicamentos que necessitam
intervencdo médica, a fim de seevitar d6bito, risco a vida,
incapacidade significativa ou hospitalizagdo.Considero
que esses eventos sdo muito graves na pratica clinica e
por isso por questdes de seguranca deve ser ampliado o
critério para eventos ndo graves também associados a
infusdo, tais como prurido, rash cutaneo, placas
urticariformes, pico hipertensivo, dor retroesternal
importante, mesmo que resolvidos apenas com a
interrupgdo da infusdo , sem que haja necessidade de
intervencdo médica. Em sintese devemos ter opgao de
troca de medicamento em caso de reagGes de
hipersensibilidade a drogas mesmo sem critérios de
gravidade e sem necessidade de laudo de IgE
positivo.Considero ainda que o uso de alfataliglicerase
para criangas como medicamento de escolha para o
tratamento de Doenca de Gaucher no ambito do SUS
deveria estar restrito para pacientes novos,
considerando que os demais pacientes que ja se
encontram com resposta adequada a imiglucerase
devem ser mantidos no tratamento de escolha até que
estejam esclarecidos os mecanismos de
hipersensibilidade e estabelecidos fluxos e protocolos
de investigagdo e acompanhamento dessas reagdes.
Assim garantiria a igualdade de tratamento para as
enzimas disponiveis no Brasil pra o uso pediatrico.

exigéncia do resultado de IgE positivo.
Sabemos que o exame é importante e deve
ser coletado, mas ndo podemos deixar o
paciente meses sem tratamento até o
resultado definitivo e nem expo-lo
novamente a droga , mesmo com pré
medicamentos.3)Bonsidero também
inapropriado o uso de como critério de
exclusdo apenas eventos adversos graves. De
acordo com a defini¢do : EVENTO ADVERSO
GRAVE: sdo consideradas graves as situacoes
apresentadasa seguir:— Obito.— Ameaca a
vida: Ha risco de morte no momento do
evento.— Hospitalizagdo ou prolongamento
de hospitalizagdo ja existente:Hospitalizagao
é um atendimento hospitalar com
necessidade de internagdo.Também inclui um
prolongamento da internagao devido aum
evento adverso.Incapacidade significativa ou
persistente: E uma interrupcdo substancialda
habilidade de uma pessoa conduzir as
fungdes de sua vidanormal.— Anomalia
congénita.— Qualquer suspeita de
transmissdo de agente infeccioso por meio
deum medicamento— Evento clinicamente
significante: E qualquer evento decorrente
douso de medicamentos que necessitam
intervencdo médica, a fim de seevitar débito,
risco a vida, incapacidade significativa ou
hospitalizagdo.Considero que esses eventos
sao muito graves na pratica clinica e por isso
por questdes de seguranca deve ser ampliado
o critério para eventos ndo graves também
associados a infusdo, tais como prurido, rash
cutaneo, placas urticariformes, pico
hipertensivo, dor retroesternal importante,
mesmo que resolvidos apenas com a
interrupgdo da infusdo , sem que haja
necessidade de intervencdo médica. Em
sintese devemos ter opgdo de troca de
medicamento em caso de reagdes de
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hipersensibilidade a drogas mesmo sem
critérios de gravidade e sem necessidade de
laudo de IgE positivo.Considero ainda que o
uso de alfataliglicerase para criangas como
medicamento de escolha para o tratamento
de Doenga de Gaucher no ambito do SUS
deveria estar restrito para pacientes novos,
considerando que os demais pacientes que ja
se encontram com resposta adequada a
imiglucerase devem ser mantidos no
tratamento de escolha até que estejam
esclarecidos os mecanismos de
hipersensibilidade e estabelecidos fluxos e
protocolos de investigacdo e
acompanhamento dessas reagdes. Assim
garantiria a igualdade de tratamento para as
enzimas disponiveis no Brasil pra o uso
pediatrico.

13/04/2017  Familiar,
amigo ou
cuidador de
paciente

preliminar

Discordo totalmente da recomendagdo

O médico tem o direito de escolher o melhor
tratamento para seu paciente sempre,As
medicac¢0es disponiveis sdo as melhores, e os
exames que querem colocar pelo sus e bem
completo e devem continuar em Clinica
especializada 3.

13/04/2017  Profissional de Discordo parcialmente da recomendacgéo

saude preliminar

Sim, E importante ressaltar que ndo ha estudos
enfatizando o potencial reatogénico da taliglucerase. A
propria bula nacional da ANVISA ndo descreve a
porcentagem de eventos adversos relacionados a
infusdo. Ha uma safety information do FDA, relatando
que 29% (21 de 72 pacientes) apresentaram reagdes
adversas, sendo que 2,8% (2 de 72 pacientes)
apresentaram anafilaxia (evento adverso grave). Quanto
ao quesito seguranca, acredito que a imiglucerase seja
mais segura.

Clique aqui

13/04/2017  Profissional de Concordo totalmente com a
saude recomendacdo preliminar

Ndo

Pagina 33 de 38


http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/31067/5615450_345331.pdf

Dt. contrib.

Contribuiu
como

O que vocé achou desta proposta
de protocolo ou diretriz?

Vocé gostaria de alterar ou incluir alguma
informacgao ao texto? Qual(is)

Gostaria de comentar sobre algum outro  Referéncia

aspecto?

13/04/2017  Profissional de Concordo totalmente com a N3do 1. Dar liberdade de escolha do tratamento
saude recomendacdo preliminar pelo médico e paciente é de suma
importancia2. Experiéncia de 20 anos no
brasi de uso da imiglucerase em adultos e
criangas; com eficacia no tratamento durante
o todo o periodo e inseguranca da troca;3.
Reducdo da doenca éssea( comprovada com
imlucerase)4. Evidencia de crescimento das
criangas diagnosticadas com o uso de
imiglucerase;5. Imiglucerase pode ser
administrada em domicilio por um
profissional de satide na impossibilidade do
paciente comparecer na unidade de
atendimento de saude; 6. Relatados casos de
eventos adversos grave ou moderado com o
uso de Taliglucerase.
13/04/2017 Interessado no Concordo totalmente com a Nao
tema recomendacdo preliminar
13/04/2017  Profissional de Concordo totalmente com a Sim, Que esse tratamento deveria ter na prépria cidade Sim!!Deveria ter mas profissional nessa area
saude recomendacdo preliminar do clientes mora e ndo destaque para outras capital de saude.
13/04/2017  Profissional de Concordo totalmente com a Sim, Que esse tratamento deveria ter na propria cidade Sim!lDeveria ter mas profissional nessa area
saude recomendacdo preliminar do clientes mora e ndo destaque para outras capital de saude.
13/04/2017  Profissional de Discordo totalmente da recomendagdo  N&o Incorporagao de todas medicagdes
saude preliminar disponiveis e decisdo tem que ser médica.
13/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Nao Decisdo tem que ser do médico qual
amigo ou preliminar medicagdo utilizar.Desde que a medicagao
cuidador de tenha aprovacdo da ANVISA.
paciente
13/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendacdo  Nao Incorporacgao de todas as medicac¢des
amigo ou preliminar disponiveis no mercado.Desde que sejam
cuidador de aprovadas pela ANVISA.
paciente
13/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Nao Decisdo de qual medicagdo deve ser utilizada
amigo ou preliminar deve ser médica.
cuidador de
paciente
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13/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagcdo  Nao Tenho familiar que usam a mais de 15 anos e
amigo ou preliminar estd dando certo entdo sou contra essa
cuidador de mudang¢a minha sobrinha pode tomar
paciente durante a gravideze ndo teve nenhum

problema nem para ela nem pro bebe e pelo
grau da doenca nela ficar sem o remédio
teria complicacGes

13/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdo  Nao Tenho familiar que faz uso do medicaumento
amigo ou preliminar ha mais de 15 anos e o tratalento tem dado
cuidador de certo J4 esse que o go verao quer que o0s
paciente pacientes tomam e duvidosoPois ndo

sabemos dos efeitos colaterais que ele vai
causar ao longo dos anos E o da cé rezai né ja
conhecemos e é bem aceito meu familiar
toma hd anos e nao tevento nenhum efeito
colateral até hoje entdo pra que trocar o
certo pelo incerto

13/04/2017  Familiar, Discordo totalmente da recomendagdao  Nao Tenho familiar que faz uso do medicaumento
amigo ou preliminar ha mais de 15 anos e o tratalento tem dado
cuidador de certo J4 esse que o go verao quer que os
paciente pacientes tomam e duvidosoPois ndo

sabemos dos efeitos colaterais que ele vai
causar ao longo dos anos E o da cé rezai né ja
conhecemos e é bem aceito meu familiar
toma ha anos e ndo tevento nenhum efeito
colateral até hoje entdo pra que trocar o
certo pelo incerto

13/04/2017 Empresa Discordo totalmente da recomendagdao  Sim, No document anexo, a Sanofi apresenta sua Documento anexo Clique aqui
fabricante da  preliminar contribui¢do a Consulta Publica n? 246/2017 do
tecnologia relatdrio referente a atualizar as recomendacdes sobre o
avaliada tema, em face Relatério de Recomendacdo da Comissdo

Nacional de Incorporagao de Tecnologias no SUS —
CONITEC — 264 - de ampliar de uso da alfataliglicerase
para uso pedidtrico na Doencga de Gaucher, restringindo
o uso de imiglucerase apenas para pacientes com idade
inferior a 4 anos.

Pagina 35 de 38


http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/31067/5616927_345331.pdf

Dt. contrib.

Contribuiu
como

O que vocé achou desta proposta

de protocolo ou diretriz?

Vocé gostaria de alterar ou incluir alguma
informacgao ao texto? Qual(is)

Gostaria de comentar sobre algum outro  Referéncia

aspecto?

13/04/2017  Profissional de Discordo parcialmente da recomendacdo Sim, o pcdt nao contempla tratamento de criangas co como doenga rara muitas vezes nao tem
saude preliminar doencga de gaucher tipo 3 uma vez que sé permite grande evidencia com serie de casos, a dg3
tratamento com redugao de substrato para individuos nao foi abordada em revisao de bibliofrafia
maiores de 18 anos, condenando as criancas a ter piora  de forma suficiente a ser apresentado um
da doenga neuroldgica pois a terapia com enzima nao pcdt para o tratamento dessa doenca,
ultrapassa a barreira hematoencefalica. ficando incompleta a orientagao. segundo, ‘e
importante fazer um pcdt ressaltando os
efeitos das medicagoes e ndo uma imposicao
governamental sem embasamento cientifico,
com um claro conflito de interesse a favor de
alguma empresa farmaceutica
13/04/2017  Profissional de Concordo parcialmente da Sim, Nao ha dados robustos com ressonancia magnética Uma grande preocupag¢do minha é com Clique aqui

saude

recomendacdo preliminar

para avaliar o grau de comprometimento da doenca
dssea na utilizagdo da taliglucerase, velaglucerase e
miglustat. como médica prescritora, fico insegura sobre
o efeito desses medicamentos na doenca dssea.Outra
consideragao é que, uma vez controlada a
visceromegalia e citopenias, o maior impacto na vida do
paciente em longo prazo serd a doenga éssea, e acho
fraco estabelecermos como desfecho apenas diminuigcdo
de crise de dor e fraturas, sem colocar a necessidade de
realizar a ressonancia magnética para acompanhamento.

relacdo a ocorréncia de reac¢des adversas a
infusdo do medicamento, principalmente as
que sao mediadas por IgE. A imiglucerase tem
dados de farmacovigilancia que elas ocorrem
em menos de 1%, mas nao achei informacgdes
sobre esse tipo de reagdo para a
Taliglucerase.O artigo recente com a
experiéncia brasiileira com Taliglucerase (em
anexo) cita que 3 dos 35 pacientes tiveram
reacdo grave a infusdo (8,6%), 2 dos quais ja
tinham tido reacao a imiglucerase, restando 1
(2,9%) com reagdo especifica a Taliglucerase.
Essa porcentagem ja é o dobro do
medicamento que a maioria de nds tem
experiéncia, que é a imiglucerase.
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13/04/2017

Profissional de Discordo totalmente da recomendacéo
saude preliminar

Sim, A Imiglucerase é uma enzima recombinante que
esta ha 25 anos no mercado. Tem perfil de seguranga e
eficacia complicados. As outras enzimas disponiveis para
o tratamento da Doenca de Gaucher estdo aprovadas ha
poucos anos, com poucos trabalhos de equivaléncia,
principalmente no quesito seguranca. Na maioria das
publicacOes, a comparagdo nao é feita ao medicamento
referéncia, e com certa confusdo em relagdo ao aspecto
da reacédo.E importante deixar claro as diferengas entre
evento adverso e reacdo adoeceras. A gravidade das
reagdes devem ser explicadas de maneira clara. E sabido
que o FDA, érgdo norte americano colocou a imposi¢do
de um aviso de seguranca na bula da taliglucerase. Com
isso, acredito que estudos de imunogenicidade mais
especificos, principalmente realizados na nossa
populacdo, para avaliar formacgdo de anticorpos contra
essa nova enzima deve ser realizado antes da imposicdo
de troca da enzima.E importante lembrar que a
tecnologia para producdo da taliglucerase é a partir de
células vegetais o que pode ocasionar instabilidade.
Além disso, aminodcidos vegetais estdo presentes nesse
farmaco.A conformacdo proteica vegetal pode pode
apresentar reatividade cruzada com outros vegetais,
polens, latex, substancias comuns na natureza que
podem levar a formagdo de imunoglobulina E que
reagem a essas diferentes componentes. Essa pode ser
uma das razoes para a maior prevalencia de reagdes
adversas graves relacionadas a taliglucerase.

Ja referido

13/04/2017

Profissional de Discordo parcialmente da recomendacao
saude preliminar

Sim, Devemos considerar e revelevante a experiéncia de
cada profissional Que profissional tratador tenha livre
escolha de opgdo terapéutica Trabalho com Doenca de
Gaucher ha 18 anos, incluindo pacientes graves e com
bons resultados

13/04/2017

Profissional de Concordo totalmente com a
saude recomendacdo preliminar

Sim, Os medicamentos devem acompanhar em sua
descricdo a farmacogenética de uma forma acessivel e
clara aos pacientes e profissionais para que no futuro
proximo com o tratamento baseado em uma medicina
terapéutica individualizada com a farmacogeno6mica,
possamos minimizar os efeitos colaterais das terapias.
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13/04/2017  Profissional de Concordo totalmente com a N3o
saude recomendacdo preliminar
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