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27/03/2018 Profissional de saude 12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar
22 -Ndo
32-Nao
42 - N3o

52 -Nao

27/03/2018 Profissional de saude 12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar
2-Nao
32- Nao
2-Nado

52 - Nao
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12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A HPTEC trata-se de uma doenca rara, com alta
morbimortalidade. O riociguate é o Unico fdrmaco aprovado pela ANVISA para o tratamento da HPTEC ndo
cirargica ou HP residual pds-endarterectomia.

22 -Sim, | ) Em relacdo a: “ Baseada em um Unico ensaio clinico randomizado (ECR) fase Il que avaliou o uso
do riociguate comparado a placebo. Considerou-se também estudos de extensao por trazerem evidéncias de
seguranca e eficdcia em longo prazo. O ECR CHEST-I reportou o desfecho teste de caminhada em 6 minutos
(TC6) como desfecho de eficacia principal do estudo, sendo estatisticamente significativo a favor do
riociguate (46 metros, IC95% 25 a 67m). Outros desfechos como resisténcia vascular pulmonar (RVP) e
mudanga na pressdo arterial pulmonar (PAPm) também foram favoraveis ao riociguate. Hé incertezas quanto
a capacidade preditiva desses desfechos e se as diferencas sdao quantitativamente e clinicamente
relevantes”Em relacao a distancia minima clinicamente relevante, diferentes estudos em diferentes doencgas
apontam valores entre 30 e 40 metros: 1) Estudo em pacientes com hipertensdo arterial pulmonar: 33
metros The minimal important difference in the 6-minute walk test for patients with pulmonary arterial
hypertension. Mathai SC, Puhan MA, Lam D, Wise RA. Am J Respir Crit Care Med. 2012 Sep 1;186(5):428-33.
doi: 10.1164/rccm.201203-04800C. 2) Estudo em pacientes com insuficiéncia cardiaca cronica : 36 metros
Minimal important difference for 6-minute walk test distances among patients with chronic heart failure.
Tager T, Hanholz W, Cebola R, Froéhlich H, Franke J, Doesch A, Katus HA, Wians FH Jr, Frankenstein L. Int J
Cardiol. 2014 Sep;176(1):94-8. doi: 10.1016/j.ijcard.2014.06.035.3) Em pacientes com doenca pulmonar
obstrutiva crénica: 30 metros Six-minute-walk test in chronic obstructive pulmonary disease: minimal
clinically importantdifference for death or hospitalization.Polkey M, Spruit MA, Edwards LD, Watkins ML,
Pinto-Plata V, Vestbo J, Calverley PM, Tal-Singer R, Agusti A, Bakke PS, Coxson HO, Lomas DA, MacNee W,
Rennard S, Silverman EK, Miller BE, Crim C, Yates J, Wouters EF, Celli B; Evaluation of COPD Longitudinally to
Identify Predictive Surrogate Endpoints (ECLIPSE) Study Investigators.Am J Respir Crit Care Med. 2013 Feb
15;187(4):382-6. doi: 10.1164/rccm.201209-15960C. Il ) Em relacdo a : “Desfechos importantes como
sobrevida e hospitalizacdao nao foram objeto de estudo do ECR CHEST-1. Os resultados dos demais estudos
apontam beneficio provdvel do riociguate com importante sobrevida em dois anos (87%)”Frente ao resultado
inicial do ECR CHEST-1 seria considerado antiético um estudo para tratamento da HPTEC nao cirurgica ou HP
residual com placebo para avaliar mortalidade.Dados do registro internacional demonstraram sobrevida em 2
anos de 79% em pacientes com HPTEC ndo cirdrgicos. A maioria destes pacientes foram tratados com
medicamentos aprovados para tratamento da HAP (17% com sildenafil ; 24% com antagonista do receptor da
endotelina; 18% com terapia combinada e 2% com andlogos da prostaciclina) Ill) Em relagdo a ;
Monitoramento do horizonte tecnolégico: Foram localizados 2 medicamentos (treprostinil e selexipag) em
fase clinica 3 para o tratamento da HPTEC.Em consulta realizada no clinicaltrials.gov na data de 27 de marco
de 2018, ndo localizamos o estudo fase clinica 3 do selexipag em HPTEC.

32 -Sim, IV) Em relagdo a : Apds confirmacdo diagndstica de HPTEC, recomenda-se tratamento com
anticoagulantes orais por tempo indeterminado (p. ex: varfarina), independente de ter indicagdo ou nao a
endarterectomia pulmonar. Os pacientes devem ser encaminhados para um centro especializado no manejo
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desta doenca para considerar a viabilidade de realizar endarterectomia pulmonar, atualmente o Unico
tratamento curativo. A realizacdo deste procedimento esta prevista na tabela de procedimentos do SUS. De
fato, o Unico tratamento curativo é a endarterectomia pulmonar indicada em aproximadamente 60-70% dos
casos. Ha poucos centros no pais capacitados para este procedimento. Trata-se de um procedimento de alta
complexidade, com tempo minimo de internacdo de 15 dias, sendo que de 5 a 7 dias em unidade de terapia
intensiva. Os valores pagos por este procedimento (vide abaixo) estdo muito aquém dos custos minimos do
procedimento, o que faz com que sejam realizados apenas em centros universitarios ou filantrépicos, com
restricdes. Isto gera a prescricdao inadequada de riociguate para pacientes potencialmente cirurgicos,
atualmente de forma judicial, onerando o sistema de saude e principalmente ndo oferecendo a melhor
opgao terapéutica aos mesmos. Faz-se necessdria a discussdo com os 6rgaos competentes sobre a criagdo e
capacitacdo dos centros de referéncia, remuneracdo que viabilize o procedimento e sobretudo o
estabelecimento de fluxos para referenciamento dos pacientes.COD do procedimento: 0412050153
(tromboendarterectomia pulmonar)Alta complexidadeMédia de permanéncia : 03 diasSErvico ambulatorial :
RS 00,00Servico hospitalar : RS 797,94Servico profissional : RS 733,48Total: RS 1531,42V) Em relagdo a :
"Considerar uso off-label de medicamentos aprovados para tratamento da hipertensdo arterial pulmonar
como os inibidores da fosfodiesterase (p. ex: sildenafila e tadalafila), antagonistas dos receptores de
endotelina (p. ex: bosentana, ambrisentana) e prostanoides (p. ex: epoprostenol e treprostinil). Em casos de
persisténcia/recorréncia a qualquer tratamento citado acima, considerar o transplante pulmonar"Estudo
clinico com bosentana e sildenafila - apresentaram melhora hemodinamica, porém ndao demonstraram
melhora na distancia caminhada. Ndo aprovadas pelo FDA, EMEA ou ANVISA para HPTEC. O estudo com
sildenafila incluiu apenas 19 pacientes, de fato sem poder para avaliar a resposta. Novos estudos devem ser
realizados para avaliar a eficdcia e seguranga em pacientes com HPTEC.Bosentan for treatment of inoperable
chronic thromboembolic pulmonary hypertension:BENEFIT (Bosentan Effects in iNopErable Forms of chronlc
Thromboembolic pulmonary hypertension), a randomized, placebo-controlled trial.Jais X, D’Armini AM, Jansa
P, Torbicki A, Delcroix M, Ghofrani HA, Hoeper MM, Lang IM, Mayer E, Pepke-Zaba J, Perchenet L, Morganti
A, Simonneau G, Rubin LJ; Bosentan Effects in iNopErable Forms of chronlc Thromboembolic pulmonary
hypertension Study Group.J Am Coll Cardiol. 2008 Dec 16;52(25):2127-34. doi:
10.1016/j.jacc.2008.08.059.Long-term use of sildenafil in inoperable chronic thromboembolic pulmonary
hypertension.Suntharalingam J, Treacy CM, Doughty NJ, Goldsmith K, Soon E, Toshner MR, Sheares KK,
Hughes R, Morrell NW, Pepke-Zaba J.Chest. 2008 Aug;134(2):229-236. doi: 10.1378/chest.07-2681.N3do
existem estudos com tadalafila na HPTEC. A tadalafila ndo tem registro para tratamento da HAP na ANVISAO
estudo com ambrisentana para HPTEC foi interrompido pelo patrocinador. Ndo existem estudos com
epoprostenol e treprostinil para tratamento da HPTEC. Medicagdes sem registro na ANVISA para tratamento
da HAP.Portanto esta recomendacgao de uso off-label, acarreta risco ao paciente, por retardar o inicio do
tratamento com o Unico farmaco que demonstrou beneficio até o momento e potenciais eventos adversos,
trazendo um impacto econémico imensuravel. VI) A HPTEC é uma doenca rara, de alta complexidade. Os
pacientes devem ser avaliados apenas em centros capacitados, desta forma gerando impacto econémico,
pois havera redugao significativa de prescri¢cdes incorretas. No estudo CHEST 1, em 33% dos pacientes
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triados para o estudo clinico, portanto considerados como ndo cirurgicos, foram definidos como cirdrgicos
pelos cirurgiGes com experiéncia. V) Os centros de referéncia em HP do Estado de Sdo Paulo estdo em
discussdo com a SES-SP para instituicdo de um protocolo de avaliagao diagndstica e tratamento de pacientes
portadores de HPTEC. Todos os pacientes serdo avaliados e acompanhados apenas em centros de referéncia.
Nés recomendamos a negocia¢cdo com a Bayer, sobretudo para garantir a logistica no fornecimento do
medicamento que necessita de titulagdo na primeiras semanas.

42 - Nao

52 - Ndo

12 - Concordo totalmente com a recomendacgao preliminar

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar. A terapia VNS é realizada internacionalmente
com sucesso e além de milhares de pacientes beneficiados ha centenas de publicagdes sobre o tema que
atestam sua eficacia como terapeutica coadjuvante. Pacientes, especialemtne criangas, edependentes do

servico pubico (SUS) serdo muito beneficiados pela inclusdo desta terapia no tratamento da epielspia
refratdria

22 - Sim, Vagus nerve stimulation in pediatric patients: Is it really worthwhile?Terra VC, Furlanetti LL, Nunes Clique aqui
AA, Thomé U, Nisyiama MA, Sakamoto AC, Machado HR. Epilepsy Behav. 2014Feb;31:329-33. doi:

10.1016/jTrata-se de publicacdo de nossa experiéncia com a terapia VNS em criangas operadas no Hospital

das Clinicas da Faculdade de Medicina de Ribeirdo Preto - USP

32-Nao
42 - Sim, Sendo realizada em Centros de Referéncia a terpia sera adaptada a disponibilidade orcamentaria.

52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendacgao preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao

52 - Ndo
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29/03/2018

31/03/2018

02/04/2018

Profissional de saude

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Profissional de saude

12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar

2 - Concordo parcialmente da recomendacgdo preliminar. Cada caso tem uma avaliacdo diferentes...

2-Nao
32 - Ndo
42 - Ndo
52 - Nao

2 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. Epilepsia refrataria cronica implica em impactos
importantes na relagao social e desenvolvimento neuropsicomotor, tendo uma grande relagdao com
disturbios psiquidtricos. O paciente em tal situacdo e em que se contra-indica uma cirurgia ressectiva, é de
extrema necessidade ter nova abordagem terapéutica. A neuromodulacao, em especifico o estimulador do
nervo vago, ja demonstra uma grande reducdo na frequéncia das crises nestes pacientes e até mesmo
resultados seizure-free.

2 - Sim, Pacientes com quadro de epilepsia refrataria cronica apresentam impacto importante no
desenvolvimento neuropsicomotor, relagdes sociais e disturbios psiquidtricos. Além disso, a utilizacdo de
diversas drogas anti-epilépticas, na maioria das vezes em politerapias, expdem os pacientes a complicagbes
consideraveis das mesmas.

2 - Sim, Pacientes com epilepsia refratdria crénica com suas complicagdes ja expostas acima geram grande
gasto para o Estado, ja que uma vez contra-indicada cirurgia ressectiva este paciente ira ter que dispor de
continuamente troca de medicacdes, internacdes devido o ndo controle de crises, consultas muito
frequentes, transporte médico apropriado e outros cuidados constantes e de forma continua no dia a dia.

2 - Sim, Uma familia com paciente de epilepsia refrataria sofre do mesmo modo como discutido acima a
respeito dos gastos do Estado. Além disto, a familia ird ter que dispor de um rodizio ou uma pessoa que
exerca a funcdo de cuidador continuamente, fazendo assim a mesma nao ter possibilidade ou reduzir
dramasticamente atividades laborativas.

52 - Sim, A epilepsia é a segunda causa principal neurolégica em nosso meio. O quadro de epilepsia refrataria
é comumente encontrado em todas as ragas, faixas econdmicas e divisas geograficas. Os pacientes sem uma
abordagem cirdrgica ressectiva ficam a mercé das impactantes complicagdes deste diagndstico.
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12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar. Uma fragcdo importante de criancas persiste com
crises apesar do uso de vdrios medicamentos levando a una qualidade de vida ruim. Além disso crises
epilépticas frequentes na crianca determinam ndo apenas comprometimento o desenvolvimento cognitivo,
psiquico e social Criangas com epilepsia refrataria se tornam adultos doentes e incapacitados

22 - Nao
32 - Ndo
42 - Nao
52 - Nao Clique aqui

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar. concordo com recomendacao. terapia adjuvante
em casos resistentes ao tratamento medicamentoso

22 - Sim, Encaminharei vdrios artigos sobre eficacia do tratamento de reposicdo enzimdatica na doenca de Clique aqui
Fabry. Medida esta que modifica a lei natural da doenca, promovendo melhora na qualidade de vida dos
mesmos

32 - Sim, Apesar de elevado valor, o tratamento demonstrou estabilizacdo e melhora em variaveis Clique aqui
paramentros como funcdo renal, cardiologica e inclusive neuroldgica (hipohidrose, dismotilidade
gastrointestinal e diminui¢dao de acumulo de novas lesdes microangiopaticas em substancia branca cerebral

42 - Sim, O impacto é algo presente no tratamento de todas as doengas raras. tal como descrito, com Clique aqui
incidencia que gira em torno de 1 caso para 40 mil individuos. Trata-se de doenga com heragdao mendeliana
ligado ao X.

52 - Sim, Entendo que é de suma importancia a inclusdo do tratamento para esta doencga. Os pacientes Clique aqui
acometidos apresentam melhora na sua qualidade de vida

12 - Discordo totalmente da recomendacéao preliminar. Acho que a prevalecia da doenca é maior do vcs tem
sitado.O acesso a medicacdo seria mais facil se houvesse um protocolo.

22 - Sim, Acho que a BETa-agalsidadse como terapia de reposi¢cdo enzimatica na doenca de Frabry é mais
correta devido a posologia ser mair na aplicagdo.

32 - N3o
42 - N3o

52 - Ndo
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12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Tenho paciente com Fabri e houve nitida melhora da
progressao da falencia renal com o uso da enzima. Evitando progressao para dialise e transplante.

42 - Nao

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendagao preliminar. A importancia em tratamento precoce emcdoengas
raras deve ser priorizado

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Ndo
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