Contribuicdes da Consulta Publica - Formulario Técnico - Tafamidis meglumina para polineuropatia -

CONITEC

Dt. contrib.
04/08/2017

04/08/2017

Contribuiu como

Grupos/associacdo/orga
nizacdo de pacientes

Interessado no tema

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. concordamos plenamente com a incorporacao do
medicamento Tafamidis no SUS por ser a Unica op¢do de tratamento medicamentoso aprovado no mundo
para a Polineuropatia Amiloidética Familiar e por comprovar na vida real o ganho em qualidade de vida, peso
e atraso na progressdo da doenga, entre outros.

22 - Sim, Estudo de eficacia e seguranca no tratamento da polineuropatia amiloidética familiar com o Clique aqui
Tafamidis: resultado de acompanhamento de 6 anos, evidencia o ganho em qualidade de vida, peso e

diminuicdo de progressao da doenca, comparado com o estudo da histéria natural. Publicagdo no Jornal

Amyloid.

32-Nao
42 - Nao
52 -Nao
12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao

2-Nao
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http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/33569/6109857_312361.pdf

Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

04/08/2017

04/08/2017

Profissional de saude

Profissional de saude

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. A PAF é uma doenca que afeta demais a
qualildade de vida do paciente e também de sua familia. O transplante de figado ainda é um procedimento
muito invasivo e como todo transplante, exige cuidados e muitos medicamentos para evitar rejeicao, entre
outros fatores.NOvas drogas que possam atrasar o comprometimento neurolégico perférico sdo muito
benéficas ao paciente e também a sua familia.

22 - Sim, Coelho, Teresa, et al. Tafamidis for transthyretin familial amyloid polyneuropathy A randomized,
contrtrial. Neurology 79.8 (2012): 785-792.Coelho, Teresa, et al. Long-term effects of tafamidis for the
treatment of transthyretin familial amyloid polyneuropathy. Journal of neurology 260.11 (2013): 2802-
2814.Merlini, Giampaolo, et al. Effects of tafamidis on transthyretin stabilization and clinical outcomes in
patients on-Val30Met transthyretin amyloidosis. Journal of cardiovascular translational research 6.6
(2013):1011-1020.

32 - Sim, Pacientes com comprometimento neurolégico perférico ficam expostos a muitos acidentes, desde
gueimaduras como outros tipos de lesGes, o que onera o sistema de saude, seja ele publico ou privado, com
constantes hospitaliza¢gdes e atendimentos em pronto-socorros. Além disso, devido aos sintomas da doencga,
também o paciente acaba fazendo uso de outrs medicamentos que também oneram o sistema de saude.
Utilizando-se um medicamento que atrase a degeneracao, pode-se causar uma reducao dos gastos nos
sistemas de saude. Além disso, se o paciente para de trabalhar devido aos efeitos degenerativos da doenga e
é aposentado pelo INSS, numa idade que seria produtiva, isso também causa um prejuizo aos cofres publicos.

42 - Sim, Apesar da andlise de impacto orcamentdrio mostrar a necessidade de RS 18,9 milhdes no
primeiro ano apds a incorporacdo e um total acumulado em cinco anos de RS 397,5 milhdes, com certeza o
custo de judicializacdao é bem maior que esse potencial custo. Além disso, poderia-se verificar a viabilidade de
estabelecer uma PDP para transferencia de tecnologoa dessa droga e fazer do Brasil, um exportador para os
paises da América Latina e outros.

52 - Sim, A avé do meu marido tinha PAF e faleceu em virtude das complica¢des da doencga. Além disso, o
diagndstico tardio fez com que um dos tios do meu marido desenvolvesse a doenca e como foi diagnosticado
tardiamente, atualmente vive com muitas sequelas (mesmo tendo feito o transplante). O outro tio foi
diagnosticado logo depois e fez o transplante de figado antes de ter um maior comprometimento, mas
ambos perderam muita qualidade de vida e tiveram que se aposentar muito cedo.

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao
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Descri¢ao da contribuicao Referéncia

Dt. contrib. Contribuiu como

04/08/2017 Paciente 12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

04/08/2017

Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. As recomendacdes do parecer técnico da CONITEC e
da Plendria parecem contraditdrias do ponto de vista légico e técnico-cientifico. No relatério técnico (que ndo
abre diretamente no site da consulta publica, abre apenas a partir do documento para sociedade, ou seja,
tive dificuldade em conseguir acessar) é dito que ndo ha beneficio em escalas clinicas e de qualidade de vida
na andlise por intengdo de tratar no Unico estudo encontrado de maior relevancia com o uso do tafamidis
para a PAF. J4 no documento para a sociedade é dito que ha potencial beneficio do tratamento no que se
refere ao comprometimento neuroldgico e a qualidade de vida dos pacientes, conteido bem distinto do
informado no parecer técnico. Além disso, na argumentacdo para a incorpora¢do do medicamento junto a
recomendacdo da Plendria é dito que ndo ha op¢bes terapéuticas para a condi¢cdo (sendo este um dos
motivos para incorporacdo) e na parte logo acima é dito que no documento apresentado o beneficio
comparativo do tafamidis em relagdo a outras opg¢Ges terapéuticas ndo foi avaliado nos estudos disponiveis.
Ou seja, ha opcdes terapéuticas, mas que ndo foram consideradas e nem avaliadas para a tomada de decisao.
Como especialista em doencas neurogenéticas e membro do grupo de trabalho do PCDT em PAF tive a
oportunidade de revisar a evidéncia de alternativas farmacoldgicas no tratamento desta condi¢do, e entre
elas destaco o uso de diflunisal. No principal ensaio clinico que avaliou a eficdcia do diflunisal os resultados
foram positivos, e, diferentemente dos estudos com tafamidis, os resultados positivos foram encontrados
para o desfecho primario do estudo. Cabe salientar que neste estudo foram incluidos pacientes em todas as
fases da doenca e com diferentes mutag¢Ges no TTR, ou seja, tem uma validade externa maior do que o
estudo com Tafamidis (Berk JL, et al. Repurposing diflunisal for familial amyloid polyneuropathy: a
randomized clinical trial. JAMA. 2013 Dec 25;310(24):2658-67). Ndo ha estudos com comparagao direta entre
tafamidis e diflunisal na literatura; entretanto ao revisar a literatura a conclusdo minima que se pode chegar é
de que ambos apresentam evidéncia de eficacia, e que a evidéncia do diflunisal é mais robusta
metodologicamente. O diflunisal € um medicamento anti-inflamatdrio ndo esteroide, derivado do AAS e que
nao tem interesse comercial especifico (¢ um medicamento antigo). Este medicamento tem registro (ativo ou
inativo?) junto a ANVISA N2 DCB 03005, N2 Registro CAS 22492-42-4 como anti-inflamatorio e é
comercializado em outros paises. Ou seja, € um medicamento sem interesses comerciais e que ja foi
comercializado no pais e liberado para uso por sua agéncia regulatéria. Consultei sites no EUA, e o custo de 1
més de tratamento com diflunisal 500mg 2x ao dia é de 39 délares (https://www.goodrx.com/dolobid). Ou
seja, revisando os custos apresentados com o tafamidis (R$17.078,09), o custo por més com o diflunisal
considerando valor de 160 reais seria 106x inferior ao do Tafamidis. Ou seja, o impacto orgamentario anual
de R$18.940.475,15 em 2018 cairia para R$178.683,72 reais, para atender a mesma populacdo. Os pacientes
com PAF podem apresentar também doenga renal e como o diflunisal € um anti-inflamatério um dos receios
com seu uso seria a piora de fungao renal. Entretanto, no estudo de Berk et al, que avaliou 130 pacientes com
PAF, 64 destes em uso de diflunisal, o N de pacientes com evento adverso renal e também gastrointestinal
(que seria outro potencial evento adverso) foi igual entre os grupos e a taxa de descontinuacdo do
tratamento ativo foi inferior a do grupo placebo. Ou seja, mesmo que possa haver piora na fungado renal com
o medicamento, ela ndo é frequente, e ndo justificaria que este tratamento ndo fosse considerado como o de
primeira linha. Considerando todo o contexto nacional, de restricdo de gastos e investimentos em saude; é
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

no minimo um contrassenso a aprovac¢do e recomendacdo de um tratamento de altissimo custo, quando ha
opcoes terapéuticas eficazes de custo marcadamente menor. Entretanto, a incorporacao do tafamidis, como
segunda linha, em casos de eventos adversos que motivem a retirada do fdrmaco de menor custo, ai sim
poderia ser considerada.

2-Sim, Ver comentdrio acima. Apenas saliento que na argumentacdo para a incorporacdo do medicamento
junto a recomendacdo da Plenadria é dito que ndo ha op¢des terapéuticas para a condicdo (sendo este um dos
motivos para incorporacdo) e na parte logo acima é dito que no documento apresentado o beneficio
comparativo do tafamidis em relacdo a outras op¢des terapéuticas nao foi avaliado nos estudos disponiveis.
Ou seja, ha opcdes terapéuticas, mas que ndo foram consideradas e nem avaliadas para a tomada de deciséo.
Anexo referéncias de uma destas opc¢des e o documento da farmacopeio com o registro do diflunisal no pais.

2 - Sim, Consultei sites no EUA, e o custo de 1 més de tratamento com diflunisal 500mg 2x ao dia é de 39
délares (https://www.goodrx.com/dolobid). Ou seja, revisando os custos apresentados com o tafamidis
(R$17.078,09), o custo por més com o diflunisal considerando valor de 160 reais seria 106x inferior ao do
Tafamidis. Ou seja, o impacto orcamentario anual de R$18.940.475,15 em 2018 cairia para R$178.683,72
reais, para atender a mesma populagdo. Os pacientes com PAF podem apresentar também doenga renal e
como o diflunisal é um anti-inflamatério um dos receios com seu uso seria a piora de funcdo renal.
Entretanto, no estudo de Berk et al, que avaliou 130 pacientes com PAF, 64 destes em uso de diflunisal, o N
de pacientes com evento adverso renal e também gastrointestinal (que seria outro potencial evento adverso)
foi igual entre os grupos e a taxa de descontinuagdo do tratamento ativo foi inferior a do grupo placebo. Ou
seja, mesmo que possa haver piora na funcdo renal com o medicamento, ela ndo é frequente, e ndo
justificaria que este tratamento n3do fosse considerado como o de primeira linha. Considerando todo o
contexto nacional, de restricdo de gastos e investimentos em salde; é no minimo um contrassenso a
aprovacdo e recomendacdo de um tratamento de altissimo custo, quando ha op¢Ges terapéuticas eficazes de
custo marcadamente menor. Entretanto, a incorporacao do tafamidis, como segunda linha, em casos de
eventos adversos que motivem a retirada do farmaco de menor custo, ai sim poderia ser considerada.

2 - Sim, Ver comentdrio acima sobre avaliagdo econdmica.

2 - Sim, Considerando todo o contexto nacional, de restricdo de gastos e investimentos em saude; é no
minimo um contrassenso a aprovacao e recomendacdo de um tratamento de altissimo custo, quando ha
opgOes terapéuticas eficazes de custo marcadamente menor como o diflunisal. Entretanto, a incorporagdo do
tafamidis, como segunda linha, em casos de eventos adversos que motivem a retirada do farmaco de menor
custo, ai sim poderia ser considerada. Além disso, cabe salientar que a falta de um registro ativo (se for o
caso) de um medicamento antigo (ja sem patente) ndo deveria de forma alguma favorecer a implementacao
de uma técnologia de custo marcadamente maior apenas por ser um farmaco novo e, portanto, com
interesses comerciais. Sugiro que as agéncias reguladoras tenha politica especifica para o uso destes
medicamentos ja sem interesse comercial, mas que podem beneficiar milhares de brasileiros.
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Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

04/08/2017 Interessado no tema 12 - Concordo totalmente com a recomendagao preliminar
22 -Nado
32-Nao
42 - N3o

52 - Nao

04/08/2017 Interessado no tema 12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao

52 - Nao

04/08/2017 Interessado no tema 12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar
22 -Nao
32 - Nao
42 - Ndo
52 - Ndo
04/08/2017  Familiar, amigo ou 12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar
cuidador de paciente
22 -Nao
32 - Nao
42 - Ndo
52 - Ndo

04/08/2017  Familiar, amigo ou 12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar
cuidador de paciente

22 - Nao
2-Nao
2-Nao

2 - Nao
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Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

04/08/2017  Familiar, amigo ou 12 - Concordo totalmente com a recomendacgao preliminar
cuidador de paciente

42 - N3o

52 - Nao

04/08/2017 Interessado no tema 12 - Concordo totalmente com a recomendagao preliminar
22 -Sim,
32-Nao
42 - Nao
52 - Ndo

04/08/2017  Familiar, amigo ou 12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar
cuidador de paciente

22 - Nao
32-Nao
42 - N3o

52 - Nao

04/08/2017 Interessado no tema 12 - Concordo totalmente com a recomendacgao preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao
04/08/2017 Interessado no tema 12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar
22 -Nao
2-Nao
2-Nao

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

06/08/2017

07/08/2017

07/08/2017

07/08/2017

Paciente

Interessado no tema

Profissional de satude

Profissional de satude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar
22 -Nado
32-Nao
42 - Nao

52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. Atualmente sobram evidéncias cientificas

referentes ao beneficio do uso do Tafamidis nas formas iniciais e oligossintomaticas da PAF tipo
1/polineuropatia amiloidética familiar ligada a transtirretina.

22 - Sim, Contribuicdo em anexo com referéncias bibliograficas. Clique aqui
32 - Ndo

42 - Nao

52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendacgao preliminar. Nada a acrescentar a recomendacgao preliminar

da CONITEC.

22 - Sim, Dados apresentados em congressos, por pesquisadores de outros paises, mostram resultados
positivos em relacdo ao uso do Tafamidis

32 -Ndo
42 - N3o

52 - Sim, Artigos de revisdo evidenciam bons rresultados em relagdo ao uso do Tafamidis. Clique aqui
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Dt. contrib.

Contribuiu como

08/08/2017

08/08/2017

Profissional de saude

Profissional de satude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. Na recomendacdao da CONITEC o tafamidis serd
indicado para tratamento da polineuropatia amiloidética familiar (PAF) em estdgio inicial. Indicagdo para
transplante hepatico tem melhores resultados também nesta fase da doenca, sendo recomendado em
pacientes com estagios I/Il, com duracdo de doenca inferior a 7 anos e sem desnutri¢do (IMC modificado >
700 no momento da avaliagdo para transplante). Ainda ndo esta claro qual estratégia (transplante de figado
vs. tratamento com tafamidis) tem o melhor beneficio a longo-prazo), mas o transplante de figado deve ser
indicado naqueles pacientes que apresentam progressao da doencga no uso do tafamidis. Como existem
barreiras no acesso ao transplante hepdatico em varias regides do Brasil, é importante que todo paciente com
PAF em uso de tafamidis seja referenciado para um centro de transplante para acompanhamento conjunto
ou paralelo, buscando estabelecimento do melhor momento para preparacao do paciente frente a eventual
indicacdo de transplante hepatico. Atualmente, PAF é responsavel por 2% dos transplantes de figado
realizados no Brasil. O procedimento tem morbimortalidade muito superior ao tratamento clinico, mas se
associa a estabilizacdo da doenca na grande maioria dos casos. A PAF é considerada uma situacao especial
sendo priorizada para transplante de figado de acordo com a legislacdo vigente.

22 - Sim, E importante constar no PDCT os critérios para indicacdo de transplante de figado incluindo dados
nacionais sobre resultados, uma vez que pacientes com estagios da doenca mais avancados podem ndo se
beneficiar do procedimento cirurgico

32 - Sim, N3o seria interessante comparacao entre custo-efetividade do trnasplante de figado e do uso do
tafamidis ?

42 - Nao

52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar

22 - Sim, Casuistica nacional sobre resultados do transplante hepatico para a doenca Clique aqui
32-Nao

42 - Nao

52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

08/08/2017

08/08/2017

Profissional de saude

Profissional de saude

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. Considerando que no Brasil haveria apenas um
nuimero em torno de 4.800 pacientes, com prevaléncia 2,33/100.000 habitantes, e que o custo é muito
inferior ao de se fazer transplante hepatico em todos (além da indisponibilidade de 6rgdos para doacdo),
acredito veementemente de que a incorporacdo do medicamento é a Unica saida para proporcionar a esses
pacientes um tratamento que lhes traga a perspectiva de retardar a evolug¢ao da doenca, que é
extremamente grave quando nao tratada.

2 - Sim, Em casos de doencas raras nem sempre dispomos de evidéncias tdo claras como em doengas bem
conhecidas, como as cardiovasculares e neurovasculares, por exemplo. Por esse motivo, é fundamental
permitir que as pessoas recebam o tratamento e, a seguir, fazer novas avaliagdes de efetividade futuras com
o objetivo de rever se o protocolo se mantém adequado. Se esperarmos por evidéncias inabalaveis isso
levard ao sofrimento de muitos brasileiros que ficariam sem outro tipo de tratamento exceto o transplante
hepatico.

32 -Sim, O custo do tratamento é muito inferior ao de se fazer transplante hepdtico em todos os casos, além
da indisponibilidade de érgaos para doagao, que impediria o tratamento cirurgico. A incorporagao do
medicamento é a Unica saida para proporcionar a esses pacientes um tratamento que lhes traga a
perspectiva de retardar a evolugao da doenca, que tem consequéncias devastadoras.

2 - Sim, Deixar os casos de polineuropatia amiloiddtica familiar sem tratamento implica também em custos
altos, que entretanto ndo aparecem nas contas dos sistemas de saude porque sao dificeis de serem
contabilizadas de forma separada, pela problematica prdpria envolvida na informatizacdo da saude no Brasil.
Esses custos provavelmente superam os do tratamento medicamentoso, além do custo ndo financeiro, ligado
ao sofrimento humano causado pela doenca. Por fim, conforme exposto acima, o custo do tratamento ainda
€ muito inferior ao de se fazer transplante hepatico em todos os casos (além da indisponibilidade de 6rgaos
para doagdo).

52 - Nao

2. Concordo totalmente com a recomendagdo preliminar

2-Nao

2-Nao

2-Nao

2 - Nao
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Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

08/08/2017  Profissional de saude 12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. A PAF é doenca de carater genético, cronico e
que leva a incapacidade progressiva e ainda ndo dispde de tratamento nenhum.

22 - Nao
32 -N3o
42 - N3o

52 - Nao

08/08/2017  Profissional de saude 12 - Concordo totalmente com a recomendagao preliminar
22 -Nao
32 - Sim, SAUDE E DIREITO DE TODOS E DEVER DO ESTADO (CF ART. 156)
42 - Sim, ART 196 da CF
52 - Sim, CF ART. 196

08/08/2017  Profissional de saude 12 - Concordo totalmente com a recomendagdo preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - N3o

52 - Ndo

09/08/2017 Profissional de saude 12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar
22 - Nao
32-Ndo
42 - Ndo

52 - Nao

09/08/2017  Profissional de satde 12 - Concordo totalmente com a recomendacgao preliminar
22 - Nao
32 - Nao
2-Nao

2 - Nao

Pagina 11 de 23



Dt. contrib. Contribuiu como

10/08/2017 Profissional de saude

10/08/2017  Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

10/08/2017 Profissional de sadde

11/08/2017 Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. Tendo em vista a eficacia da medicacdo e a
possibilidade de retardar progressao de casos, vejo a indicacdo como adequada

42 - N3o
52 - No

12 - Concordo totalmente com a recomendagao preliminar. Concordo, por que tem muitas pessoas que
precisam do medicamento

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Ndo

12 - Concordo totalmente com a recomendagao preliminar. sim ja tive oportunidade de acompanhar

pacientes em Portugal que fazem uso do medicamento

22 - Sim, o artigo anexo Clique aqui
32-Nao

42 - Nao

52 - Sim, se estes pacientes conseguirem ficar mais tempo tratando desoneram o servico publico em relagdo a

realizacao do transplante precocemente

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar

22 - Sim,
32 - N3o
42 - N3o

52 - Ndo
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Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

11/08/2017  Familiar, amigo ou 12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. Gostaria que estivesse tratamento aqui em recife
cuidador de paciente

42 - N3o

52 - Nao

13/08/2017 Interessado no tema 12 - Concordo totalmente com a recomendagao preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Ndo

13/08/2017  Familiar, amigo ou 12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar
cuidador de paciente

22 - Nado

32-Nao

42 - N3o

52 - Ndo

13/08/2017 Paciente 12 - Concordo totalmente com a recomendac3o preliminar. Nossa vida vale muito! Precisamos muito!! E uma

esperanca.

22 - Sim, Precisamos muito de ajuda

32-Nao

42 - N3o

52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

13/08/2017

14/08/2017

14/08/2017

14/08/2017

Profissional de saude

Profissional de satude

Profissional de satude

Profissional de satude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. A droga em questdo apresenta evidéncia nos
estudos clinicos realizados até o momento com perfil seguro em termos de efeitos adversos. Nos centros
europeus (onde seu uso ja esta disponivel desde 2011), os dados de longo prazo reforcam os dados de
eficdcia em uma proporcao significativa dos casos. Em nosso pais, a incorporacdo desta nova tecnologia
representara um ganho para o manejo dos pacientes com PAF e uma oportunidade de tratamento para
muitos que ndo tem acesso em tempo habil ao transplante hepatico.

22 - Nao

32-Nao

42 - Ndo

52 - Sim, Considero fundamental o papel dos centros nacionais de referéncia em PAF para o gerenciamento
do tratamento dos pacientes, especialmente se a incorporacdo se confirmar. Os centros universitarios
reunem condi¢Oes para um diagndstico e estadiamento preciso da doenga, garantindo assim que o
fornecimento da medicagdo seja feita ao publico-alvo para o qual ela tem beneficio e evitando desperdicio de
recursos.

12 - Concordo totalmente com a recomendacgao preliminar. Ada a comentar

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar

12 - Discordo totalmente da recomendacéao preliminar. A medicagcdo mostrou melhora no quadro clinico do
paciente e diminuicdo de infec¢Oes respiratorias.

22 - Sim, Clique aqui
32 - Sim, Clique aqui
42 - Sim,
52 - Sim,
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http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/33569/6162555_312364.pdf
http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/33569/6162555_312361.pdf

Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

14/08/2017

15/08/2017

15/08/2017

15/08/2017

Profissional de saude

Profissional de saude

Empresa fabricante da
tecnologia avaliada

Profissional de satude

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. Ada a comentar

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. A Pfizer concorda totalmente com a decisao

preliminar da CONITEC, visto que a disponibilizagdo do tratamento da PAF-TTR com tafamidis meglumina
contribuird para o atraso da progressdo neuroldgica em pacientes no estagio inicial da doenca.

22 - Sim, Por meio desta Consulta Publica, a Pfizer apresenta sugestdes pontuais no atual relatdrio técnico Clique aqui
publicado no site da CONITEC no dia 2 de agosto de 2017. Assim, no documento anexado, sao apresentadas

as sugestdes em relacdo as evidéncias cientificas, a avaliagdo econémica e ao impacto orcamentario,

juntamente com as referéncias utilizadas para embasar tais contribuigdes.

32 - Sim, As contribuicdes em relagdo a avaliagdo econémica estdo no documento anexado a este formulario.

42 - Sim, As contribui¢cdes em relagdo ao impacto orgamentéario estdo no documento anexado a este
formulario.

52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendac3o preliminar. E UMA DOENCA RARA MAS QUE O TRATAMENTO
PRATICAMENTE MELHORA BASTANTE O PROGNOSTICO DO PACIENTE

22 - Nao

32 - Sim, O TRATAMENTO APESAR DE CARO EVITA COMPLICACOES TARDIAS QUE, AO LONGO PRAZO, LEVARIA
O ESTADO A UM DISPENDIO MUITO MAIOR!

42 - Nao

52 - Ndo
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http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/33569/6168454_312361.zip

Dt. contrib.

Contribuiu como

15/08/2017

15/08/2017

16/08/2017

16/08/2017

17/08/2017

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar

22 - Sim, Acho valido investir em um tratamento que ndo seja apenas sintomatico, e que seja promissor pra
melhoria da qualidade de vida do paciente.

32-Nao
42 - Nao
52 - Ndo

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Ndo

12 - Concordo totalmente com a recomendagdo preliminar. Tafamidis é a primeira droga a mostrar uma

expectativa de vida melhor para os pacientes com amiloidose familiar.A adesdo serd maior devido a
apresentagdo oral e comodidade posoldgica

22 - Sim, Achei interessante o parecer favordvel da CONITEC para a incorporacdao do medicamento ao SUS
32-Nao
42 - Nao

52 - Ndo

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar
22 - Nao
32-Ndo
42 - Ndo

52 - Ndo
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

17/08/2017

17/08/2017

18/08/2017

18/08/2017

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de satude

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar

22 - Sim, orientacao dos pacientes

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar. 1 - Prevaléncia de amiloidose familiar no Brasil é
alta, devido a nossa colonizagdo Portuguesa. 2 - Uma opcao terapeutica é o transplante hepatico, no entanto
nao ha doadores sufientes, ndo ha centros de transplante suficientes, os custos sdo altos e os riscos

associados ao procedimento sdo altos.3 - Diversos estudos com tafamidis demonstraram eficacia nos
parametros motores dos pacientes. 4 - Essa € uma doenca que pode levar a ébito.

22-Sim, 1 - E uma droga comprovadamente segura para uso a longo praso2 - Diminui a progressao da
doenca e melhora qualidade de vida

32-Nao
42 - Nao
52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendacgao preliminar

22 - Sim, pacientes com paf tem grandes chances de evoluir pra morte e tratando vao ter uma melhora e
sobrevida além de melhora dos sintomas .

32 - Ndo
42 - Nao
52 - Nao
12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar. Medicagdo que quando bem indicada dentro do

diagndstico estabelecido tem mostrado resultados favoraveis na melhoria da qualidade de vida dos doentes
afetados por essa rara doenga.

22 - Sim, Como médico especialista em neuropatias periféricas, penso que a oferta de uma medicacdo como  Clique aqui
o Tafamidis tem tudo para oficializar o tratamento da neuropatia amiloidética familiar no Brasil. Ja hd varios
estudos que indicam sua eficacia em estabilizar a doenca e postergar uma eventual indicacdo de transplante.

32-Ndo
42 - Ndo
52 - Ndo

Pagina 17 de 23


http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/33569/6188627_312361.docx

Dt. contrib.

Contribuiu como

20/08/2017

20/08/2017

20/08/2017

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Profissional de saude

Grupos/associagdo/orga
nizacao de pacientes

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar

22 -Nao
32-Ndo
42 - N3o
52 - Ndo

12 - Concordo totalmente com a recomendagao preliminar
22 - Sim, auxilio no diagndstico precoce da PAF

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendagao preliminar. Concordamos plenamente com a indicagao pois
devemos ter mais um tipo de tratamento disponivel para os pacientes,que em sua maioria tem entre 20 e 40
anos e o Unico tratamento disponivel é o transplante hepatico que tem risco de vida, havendo varios casos de
morte de pessoas novas com familias e filhos, ao passo que o remédio é altamente seguro e com eficacia
comprovada, assim devemos dar acesso a esse tipo de medicamento t3o importante para essas pessoas. E o
Unico tratamento medicamentoso aprovado para essa doenca no Brasil e no mundo, em paises como
Portugal, Espanha, Franca, Italia, Argentina, Alemanha ele ja é distribuido para os pacientes pelo sistema de
saude.

22 - Ndo

32-Nao

42 - Nao

52 - Sim, segue o abaixo-assinado onde foram coletadas 4.708 assinaturas durante os ultimos 3 anos, entre Clique aqui
pacientes, familiares e amigos. Essas assinaturas representam pessoas de todo o Brasil. Este abaixo-assinado

confirma a importancia dessa medida, de incluir o medicamento Vyndaqgel - Tafamidis no SUS para que os

pacientes tenham acesso a esse importante tipo de tratamento, pois é o Unico remédio aprovado para essa
doenga no Brasil e no mundo.
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http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/33569/6190097_312373.zip

Dt. contrib.

Contribuiu como

21/08/2017

21/08/2017

22/08/2017

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. O tafamidis ja é atualmente utilizado e mostra
bons resultados

22 - Sim, O Tafamidis ja é utilizado para pacientes com amiloidose familiar e mostra que retarda a progressao  Clique aqui
da doencga por se ligar a proteina amiloide (mutante).

32-Nao

42 - Ndo

52 -Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar. Trata-se de doencas de potencial letal, de
evolucdo longa e caracterizada por grande comprometimento da qualidade de vida. Além as incapacidades
geradas pela doenca trazem demanda de recursos ao servico de saude. Portando, o tratamento que ja se
mostrou eficaz em abortar a progressao da doenca é de grande tanto calor considerando o individuo afetado
quanto considerando o SUS que tera menos demanda de assisténcia paliativa.

22 - Nao
32 - Ndo
42 - Nao

52 - Ndo

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. Tafamidis € um tratamento inovador e
absolutamente mais cobmodo que a proposta terapéutica sugerida até entao para polineuropatia amiloiddtica
familiar - o transplante hepatico. E uma droga que tem se demonstrado efetiva no tratamento da doenca e
vem afetando de modo decisivo a evolugdo e desfecho clinico dos doentes que ja a utilizam.

22 - Sim, Os artigos abaixo apenas ensejam o que ja foi observado clinicamente, em alguns casos que
pessoalmente conheci e testemunhei o seguimento clinico-neuroldgico: a medicagdo é segura, altera a
evolugdo da doenga e o faz com resultados consistentes.
https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pubmed/28758793https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pubmed/28393570

32 - Sim, A medicacdo tem como principal inconveniente seu alto custo, no entanto acredito que por se tratar
de doenga rara e estar abrindo margem pra novo nicho terapéutico, dentro em breve teremos op¢des novas
e de menor custo, teremos futuramente a possibilidade de, com isso, reduzir custos a longo prazo.

42 - Ndo

52 - Ndo
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http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/33569/6190222_312361.pdf

Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

22/08/2017

Profissional de saude

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. Tendo em vista a analise do estudo relacionado
no parecer técnico, acredito no beneficio em retardar progressao da sintomatologia e consequente perda da
qualidade de vida.Acho que a desacelerac¢do da evolugdo da doenca também abriria maiores possibilidades
de realizacdo de transplante de figado em fases mais precoces e com resultados mais positivos no controle da
doenga.

22 - Sim, A escassez de estudos clinicos dificulta a andlise detalhada do problema, no entanto as informagdes
obtidas até entdo sugerem significativo beneficio no retardo da perda de qualidade de vida, que ao meu ver,
€ um ponto fundamental da morbidade da doenca. O sofrimento crescente e perspectiva de morte com o
passar do tempo de doenga nos faz ter a urgéncia de estabelecer medidas efetivas de diagndstico e
tratamento. Portanto, acredito que a incorporacdo e disponibilidade da medicacdo é uma importante
ferramenta de manejo e controle da morbidade.

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

22/08/2017

Profissional de saude

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. Considerando o Brasil como nagdo que teve
grande aporte populacional vindo de Portugal e, sendo essa nagdo endémica para polineuropatia amiloidética
familiar, é razoavel entender o porqué nosso pais possui tantos casos da doenca. Ainda assim é uma condicdo
bastante rara, longe de acometer uma parcela significativa do nosso povo. Aqueles que convivem com a
doenga enfrentam uma condigdo altamente limitante e que acomete vdrios sistemas organicos. O uso do
tafamidis meglumina como tratamento, esta disponivel em outros paises ha varios anos e mostro-se capaz de
retardar a doenca e suas complicacdes. Desta maneira, o oferecimento dessa opcdo de tratamento para
aqueles que vivem com a doenca é ndo somente tecnicamente correto, mas ética e humanitariamente
recomendavel.

22 - Sim, Desde a publicacao dos estudos mostrando a eficiencia do tafamidis em retardar a progressao do
qguadro neuroldgico dos pacientes com polineuropatia amiloidética familiar em 2012(1), uma vasta gama de
evidencias favordveis ao medicamento se acumulou. Avaliacoes de longo prazo de uso do medicamento
mostrou segurancga apos longo tempo de uso (2,3), alem de uma reducao do dano neurologico e
neurofisiologico (2,3,4) e ainda uma preservacao da composicao corporal (5). Tais dados, sao prova de que tal
medicamento é importante para o tratamento desse grupo de pacientes.1 - Coelho T, Maia LF, Martins da
Silva A, Waddington Cruz M, Planté-Bordeneuve V, Lozeron P, Suhr OB, Campistol JM, Concei¢do IM, Schmidt
HH, Trigo P, Kelly JW, Labaudiniere R, Chan J, Packman J, Wilson A, Grogan DR. Tafamidis for transthyretin
familial amyloid polyneuropathy: a randomized, controlled trial. Neurology. 2012 Aug 21;79(8):785-92. doi:
10.1212/WNL.0b013e3182661eb1. Epub 2012 Jul 25.2- Keohane D, Schwartz J, Gundapaneni B, Stewart M,
Amass L. Tafamidis delays disease progression in patients with early stage transthyretin familial amyloid
polyneuropathy: additional supportive analyses from the pivotal trial. Amyloid. 2017 Mar;24(1):30-36.3-
Barroso FA, Judge DP, Ebede B, Li H, Stewart M, Amass L, Sultan MB. Long-term safety and efficacy of
tafamidis for the treatment of hereditary transthyretin amyloid polyneuropathy: results up to 6 years.
Amyloid. 2017 Jul 31:1-11. doi: 10.1080/13506129.2017.1357545.4- Planté-Bordeneuve V, Gorram F, Salhi H,
Nordine T, Ayache SS, Le Corvoisier P, Azoulay D, Feray C, Damy T, Lefaucheur JP. Long-term treatment of
transthyretin familial amyloid polyneuropathy with tafamidis: a clinical and neurophysiological study. J
Neurol. 2017 Feb;264(2):268-276. doi: 10.1007/s00415-016-8337-3.5- Cortese A, Vita G, Luigetti M, Russo M,
Bisogni G, Sabatelli M, Manganelli F, Santoro L, Cavallaro T, Fabrizi GM, Schenone A, Grandis M, Gemelli C,
Mauro A, Pradotto LG, Gentile L, Stancanelli C, Lozza A, Perlini S, Piscosquito G, Calabrese D, Mazzeo A, Obici
L, Pareyson D. Monitoring effectiveness and safety of Tafamidis in transthyretin amyloidosis in Italy: a
longitudinal multicenter study in a non-endemic area. J Neurol. 2016 May;263(5):916-924. doi:
10.1007/s00415-016-8064-9.

32-Ndo
42 - Ndo

52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

22/08/2017

23/08/2017

23/08/2017

23/08/2017

23/08/2017

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de satude

Profissional de saude

Profissional de satude

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar

22 -Nado

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendagdo preliminar. Muitos trabalhos na literatura demonstram que
esta droga muda a histéria natural desta doenca incapacitante e letal

22 - Sim, Muitos estudos multicéntricos confirmam que o tafamidis contribui para amenizar a doenca e
alentecer a progressdo. A maioria deles ja citados no documento técnico-cientifico.

32-Nao

42 - Ndo

52 - Sim, Para uma correta utilizagcdo da droga e seguimento clinico do paciente, portador de uma doenca de
didicil manuseio, sugiro que o seguimento seja feito em centros universitarios credenciados

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar. Ha evidéncias de reducdo da programao da poli
neuropatia a,lloilo to a familiar nos pacientes tratados precocemente.

22 - Sim, Esta redugdo descrita acima foi comprovado em estudos a longo prazo. Clique aqui
32-Nao
42 - Ndo
52 - Sim, Clique aqui

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar
22 - Nao
32-Nao

2-Nado

2-Nao

Pagina 22 de 23


http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/33569/6202746_312361.pdf
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Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

23/08/2017  Profissional de saude 12 - Concordo totalmente com a recomendacgao preliminar

23/08/2017 Profissional de saude 12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar
22 -Nao
32 - Nao
42 - Ndo
52 - Ndo
23/08/2017 Profissional de saude 12 - Concordo totalmente com a recomendacéo preliminar. unica forma de tratamento disponivel sem ser o
cirurgico (transplante hepatico) muito mais agressivo

22 - Sim, Medicacdo importante para controle da doenca em pacientes com disautonomia e dor, que usam Clique aqui
atualmente sé medicagbes para analgesia porém com baixa resposta.

32 - N3o
42 - N3o

52 - Ndo
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