Contribuicoes da Consulta Publica - Formulario Técnico - Eculizumabe para hemolitica urémica atipica -

Dt. contrib.

Contribuiu como

CONITEC

24/07/2019

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A decisdo de ndo incorporagao do eculizumabe para
pacientes com Sindrome hemolitica uremica atipica atinge em cheio diversos pacientes desta rara doenga.
Vemos no dia dia a luta destes pacientes para obter por meio judicial a medica¢cdao. Muitos conseguem
rapidamente, no entanto, alguns processos sdao mais lentos e o paciente fica sem a possibilidade de fazer a
medicagdo. AO eculizumabe mudou a evolucgdo clinica dos pacientes com SHUa. Antes dele, praticamente
tod9s os pacientes evoluiam para doenca renal cronica, com necessidade de terapia renal substitutiva. O
tratamento padrdo, que era a plasmaterapia, conseguia tratar bem os sintomas hematologicos, no entanto
tem pouco ou nenhum efeito sobre a lesao renal. Apds a introdugdo do eculizumabe vemos uma resposta
consideravel, com recuperacdo de fungdo renal e vida livre de dialise/transplante. Mesmo pacientes ja
transplantados e que desenvolviam doenca no rim enxertado, o eculizumabe protege a fungao no novo rim.
Com relagdo a questdo dos efeitos adversos. Poucos sdo realmente vistos na pratica. Em geral é um
medicamento muito bem tolerado pelos pacientes. O aumento de suscetibilidade a infeccdo por
meningococo é facilmente resolvido com a vacinacdo e com antibioticoprofilaxia, o que ndo impede o uso do
eculizumabe nem gera muitos impactos na vida do paciente (ao contrdrio da DRC com necessidade de terapia
renal substitutiva).O impacto econdmico é uma questdo complexa. Sim, o medicamento é caro, no entanto, a
doenca leva a impactos socioecondmicos elevados para o SUS, pois quase que na totalidade dos pacientes
evolui para lesdo renal cronica (diretos, como necessidade de medicamentos de alto custo, gastos com dialise
e transplante, além de internagdes, e indiretos, como aposentadoria precoce), o que é reduzido com o uso do
medicamento. Concluindo, é um medicamento eficaz para a doenca, poucos efeitos adversos, ndo ha outras
terapias disponiveis e possui impacto econémico questiondvel quando comparado aos gastos que o paciente
sem o medicamento também gera. Minha opinido é pela inclusdo do eculizumabe ao SUS para pacientes com
Sindrome hemolitico-uremica atipica.

22 - Sim, Infelizmente ndo temos, como dito no relatério da CONITEC, ensaios clinicos randomizado. No
entanto, isso se deve as caracteristicas da doenca. Por ser uma doenca rara, é dificil realizar um estudo do
tipo. Além disso, com a comprovada superioridade a outras terapias, seria desumano manter um paciente em
tratamentos inferiores para comprovar que o eculizumabe é eficaz. Neste artigo do NEJM
(https://www.nejm.org/doi/full/10.1056/NEJM0a1208981) vemos que ha sim eficacia do eculizumab para
pacientes com SHUa.Neste outro artigo
(https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC5854840/# ffn_sectitle), do Korean Journal of Pediatrics,
vemos diversas evidéncias de que o medicamento é eficaz e deve ser iniciado o quanto antes para evitar os
desfechos renais.Concluindo, vemos que hd evidéncias cientificas para o uso do medicamento para SHUa.

32 - Sim, Como dito anteriormente, o Impacto econdmico é avaliado por si s no relatério.Nao foi
considerado que este paciente, em uso do eculizumabe, tem maior chance de recuperar funcdo renal e deixa
de dar diversos gastos ao SUS, como os abaixo listados.- Medicamentos: eritropoietina, ferro injetavel,
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

24/07/2019

24/07/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

imunossupressores diversos para pacientes transplantados.- Gastos com internagdes- Gastos com
procedimentos e cirurgias relacionadas a terapia renal substitutiva (colocacdo de cateter de hemodialise,
cirurgias para fistulas arteriovenosas, cirurgia para colocacdo de cateter de Tenckhoff, gastos e cirurgia para
transplante renal.Além destes gastos diretos, temos os gastos indiretos, como faltas ao trabalho e
aposentadoria precoce, onerando o ja tdo onerado sistema previdencidrio.

42 - Sim, Muito paciente ja levam a estes gastos, pois grande parte acaba conseguindo a medica¢do por meio
judicial. Temos visto que o entendimento do STF é de conceder o medicamento aos pacientes. Isso leva a
gastos ndo previstos pelo governo federal e ministério da Sadde. Com a incorporacdo, os gastos serdo
previstos, facilitando a organizacdo orcamentaria.

52 - Sim, Ndo podemos colocar um preco na saude. Sdo poucos os pacientes com SHUa, é uma doenca rara,
mas cada um desses pacientes tem sua individualidade. Nao incorporar o medicamento ao SUS, um
medicamento comprovadamente eficaz, com evidéncias cientificas e amplamente recomendado em diversos
paises (inclusive disponibilizado gratuitamente em diversos paises), € uma atitude que vai contra os principios
do SUS. O SUS deve atender a todos de forma UNIVERSAL, deve ser INTEGRAL no seu atendimento e deve
respeitar a EQUIDADE, pois pacientes diferentes devem ser tratados de forma diferente, como é neste caso.
Se o SUS da o direito a vida a pacientes sem esta doenga, ou com outras doencas, deve também por
EQUIDADE, dar este direito a pacientes com SHUa, mesmo que os gastos sejam altos.

12 - Discordo totalmente da recomendagao preliminar. O eculizumabe é efeitivo nas formas graves da doenga
22 - Sim, Na literatura médica ha diversos trabalhos que confirmam a efetividade da medicagao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Discordo parcialmente da recomendacéao preliminar. Os pacientes terdo beneficios com a incorporagao
do medicamento.

22 -Nao

32-Nao

42 - Nao

52 -Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

24/07/2019

24/07/2019

24/07/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A medicacdo é comprovadamente eficaz nos casos de
Sindrome Hemolitico Uremica Atipica

2 - Sim, Possuo experiéncia de tratamento eficaz em pelo menos 3 pacientes, com evidéncias robustas de
melhora clinica com Eculizumabe

2-Nao
2 - Nao
52 - Nao
2 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Os estudos clinicos e a pratica clinica mostram o

beneficio do tratamento para os paciente com SHUa

2 - Sim, estudos mostram beneficio , seguranca e eficacia com a medica¢do, bem como o aumento da
sobrevida.

32 -Sim, O custo de internacdes e exames sao maiores quando nao tratados, considerando as recaidas
frequentes e necessidades de internacdes e muitas vezes necessitando de Transplante renal, elevando os
custos e aumentando a taxa de morbimortalidade

2-Sim, O custo de internagdes e exames sdao maiores quando ndo tratados, considerando as recaidas
frequentes e necessidades de internacGes e muitas vezes necessitando de Transplante renal, elevando os
custos e aumentando a taxa de morbimortalidade

2 - Sim, Sou favoravel a incorporacdo do Eculizumab para SHUa, pois existem beneficios comprovados pela
literatura.

2 - Discordo totalmente da recomendagdo preliminar. O medicamento é eficaz e Unico para o tratamento de
SHU atipica. Tive experiéncia ocasional com alguns pacientes que as receberam por doag¢do, com resposta
clinica favoravel.

2 - Sim, Tive experiéncia esporddica com alguns pacientes que receberam a medicacdo por doacdo e
apresentaram melhora clinica com a terapéutica.

2-Nao
42 - Nao
52 -Nao
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Dt. contrib.
24/07/2019

24/07/2019

24/07/2019

Contribuiu como

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo parcialmente da recomendacdo preliminar. Acredito que deve haver a liberacdo dessa
medicacdo mediante processo comprobatdrio da doenca - coleta de exames. Sugiro que a primeira dose para
suspeita de SHUa seja dada ainda que investigacdo ndo concluida, todavia as doses subsequentes dependerao
da conclusdo do diagndstico. Muitas vezes temos pacientes gravissimos, com suspeita de SHUa e que chegam
ao 6bito antes de ter a certeza da doenca, pois sdo poucos os locais que fazem os exames com seguranca e
agilidade.

22 -Nao
32-Nao
42 - Nao
52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. unica medicacao disponivel para esta patologia, a qual
apresenta alta mortalidade.

22 - Nao
32-Nao
42 - Ndo
52 - Nao
12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Medicamento essencial para o tratamento efetivo em

pacientes com critérios clinicos e laboratoriais de HPN e SHUa, infelizmente seme outra medicac¢do disponivel
de mesma eficiéncia terapéutica

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 -Nao
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Dt. contrib. Contribuiu como

25/07/2019 Profissional de satude

25/07/2019  Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

25/07/2019 Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Discordo do parece. Esta explicado no arquivo de
evidéncias cientificas. Trata-se de uma doenga ultra rara onde a analise forma da medicina baseada em
evidéncias deve ser adaptada.

22 - Sim, Contribuicdo em anexo Clique aqui
32 - Sim, Os custos estimados para a terapia convencional estdo subestimados. O custo de um transplante

renal no primeiro ano pode chegar a R$100.000 reais devido a custo com medicamentos de alto custo
(imunossupressores) e reinternacdes. O custo da plasmaferese com infusdo de plasma supera em muito o

valor ressarcido pela tabela SUS. Seria necessdrio refazer as analises de custo-efetividade considerando estes
novos valores.

42 - Sim, A maioria dos pacientes é estimada como sendo criangas e na SHUa 60% dos casos sdo pacientes
adultos

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar

22 -Nao

32 - Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Sou mae de uma paciente que faz uso desse
medicamento a mais de 5 anos, e se ela ndo tomar o mesmo pode alcasionar danos graves a saude dela é por

isso que eu discordo e ndo sé ela como varias vidas nessesitam dessa medicagdo .pois sem ela muitos podem
vim a dbito,pois quem vai ter dinheiro pra continuar o tratamento ?

22 - Ndo
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

25/07/2019

26/07/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. No momento, ndo ha outra medicacdo ou tratamento
que substituam o Eculizumabe, portanto a sua incorporagao é extremamente necessdria para o tratamento
de uma doenca grave que, se nao tratada adequadamente, mata ou leva a doenca renal cronica, que também
apresenta diversas complicagdes.

2 - Sim, Evidéncias clinicas robustas em doengas raras ndo sdo faceis de serem demonstradas. Tenho Clique aqui
experiéncia clinica pessoal de acompanhar pacientes com Sindrome hemolitico urémica na "era pré
Eculizumabe" e na atualidade, com diferengca muito impactante, Antigamente, grande parte dos pacientes
considerados atipicos faleciam. Nos pacientes em acompanhamento atual, em uso de Eculizumabe, a
apresentacgao clinica inicial era gravissima, necessitaram de dialise e, apds ser iniciado o tratamento com
Eculizumabe, houve melhora da fungao renal, com possibilidade de interrup¢ao da didlise, Anexo 1 dos casos
acompanhados , publicado como relato de caso - pagina 12 do arquivo anexado

2 - Sim, A medicacdo é muito cara, mas é dificil mensurar a perda de uma vida por falta de acesso a um
tratamento existente,

2-Nao

52 - Ndo

2 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Como médico nefrologista, é impossivel concordar
com um parecer que entrega a vida de centenas de pacientes a morte ou, na melhor das hipéteses a terapia
de substituicdo renal. Colocar como opg¢Ges ao Eculizumab a plasmaférese (cujos resultados sdo despreziveis;
qualquer nefrologista sabe disso) ou transplante de 6rgdos é de uma desonestidade incomensuravel. O papel
tudo aceita. Argumentos pré e contra sempre existirdao. Agora me parece muito exagerado, chega a ser
estranho, tamanha veeméncia em negar os beneficios da droga. Hoje, gracas a judicializa¢do, qualquer
residente de nefrologista em formacdo ja pode acompanhar casos de recuperacao de pacientes com SHUa
submetidos ao tratamento com Eculizumabe. Casos que outrora estardao fadados a morte ou a doenga renal
cronica. Por tudo isso, refor¢o minha opinido de contrariedade com essa ndo aprovagao.

22 - Nao

- Sim, Sem duvida o tratamento é caro. Mas sem duvida que o MS tem meios de reduzir esses custo. Ja
vimos isso com outras doencgas.

42 - Nao

52 - Nao

w
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Dt. contrib.

Contribuiu como

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar

52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A paciente necessita dessa medicacao para viver.
Direito de todo ser humano.

22 - Sim, Paciente jovem,com filho para criar. Muito bem fundamentada a necessidade da medicacao.
32 - Sim, Muito bem fundamentada!

42 - Sim, A vida ndo tem prego.

52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A paciente precisa da medicacao para viver.
22 - Nao

32-Nao

42 - Sim, A vida ndo tem preco

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Esse remédio é essencial para a vida desses pacientes
que tem uma doenga rara.

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar
22 - Nao

2-Nao

2-Nao

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

Profissional de saude

Interessado no tema

Profissional de saude

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Essa é uma doenca rara e a vida das pessoas ndao tem
prego!

42 - Nao

52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendagdo preliminar. E o medicamente de escolha pra o tratamento de
doencas raras que DEVE ser incorporado ao tratamento

22 -Nao

32-Nao

42 - Nao

52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. O Eculizumab é o Unico tratamento eficaz para os
pacientes portadores da SHUa. Sendo assim, Ainda que seja uma condigdo rara, aqueles que sdo portadores

nao podem em hipdtese alguma ficarem descobertos desse tratamento. Nao existe preco que seja maior e
mais importante que a vida de um ser humano.

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Discordo totalmente porque a vida do paciente
portador dessa sindrome rara depende totalmente desse medicamento.

22 - Nao
32-Ndo
42 - Nao
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar

22 -Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Discordo totalmente porque a vida do paciente
portador dessa sindrome rara depende totalmente desse medicamento.

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendag&o preliminar. E um medicamento essencial para a vida desses
pacientes. Ndo se pode colocar um preco na vida de alguém!

22 -Nao

32-Nédo

42 - Ndo

52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. H4 um medicamento com eficiéncia comprovada e

varias pessoas com a sindrome, com risco de morte se ndo utilizarem o medicamento .
22 - Nao
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Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

26/07/2019  Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar

52 - Néao

26/07/2019 Familiar, amigo ou 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. O acesso a salde é um direito do cidaddo.

cuidador de paciente

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

26/07/2019  Profissional de satude 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A vida de muitos pacientes dependem dessa
medicagao
22 - Nao
32-Nao
42 - Sim, Media¢dao muito cara que a maioria da populacao nao tem condi¢des de pagar
52 - Néao

26/07/2019 Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Medica¢do essencial para a sobrevida dessa doenca
rarissima (SHUa), com poucos efeitos colaterais. Como medida de desespero, um paciente necessitaria de
hemodidlise e transfusdes sanguineas frequentes para remediar os efeitos da anemia microangiopatica e da
insuficiéncia renal, piorando mais ainda a morbimortalidade em decorréncia da doenga. Mesmo sendo de alto

custo, o SUS precisa arcar com a medicacdo para garantir sobrevida a esses doentes e cumprir o seu dever de
garantir saude aos constituintes.

22 - Nao
32- Ndo
42 - Ndo
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendac3o preliminar. E um medicamento essencial para a vida destes
pacientes. E uma doenca rara e que tem poucos efeitos colaterais e ndo podemos colocar um prego na vida
de ninguém

22 -Nao

32 - Nao

42 - Nao

52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacéao preliminar. Conheco duas pessoas que tiveram sua func¢do renal
estabilizada titalmenre com o uso de Eculizumab e que tinham o diagnéstico real de SHUa!

22 - Nao

32-Nao

42 - Sim, Entendo que o uso do Eculizumab evita o transplante renal.

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Esse medicamento trds a possibilidade de vida que

muitos brasileiros estdao vendo ndo ter mais op¢des. Como enfermeira vivo diariamente a luta de cada
paciente que anseia por VIVER.

22 -Nao

32-Nao

42 - Ndo

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A medicacdo é essencial e seu valor é inacessivel a
populagdo.

22 - Sim, Medicagdo eficaz e de poucos efeitos colaterais.

32-Nao

42 - Nao

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

26/07/2019  Profissional de satude 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Muitos pacientes que possuem a doencga ndo tem
condigdes financeiras de arcar com o tratamento, e sem o mesmo, o que fazer aguardar até o dbito? Se é um
medicamento importante para o tratamento o SUS deve oferecer para estes pacientes que ndo tem como
comprar.

22 - Nao
32 -Sim, Sera que a vida de uma pessoa tem que ter preco para ser considerada importante
42 - Nao
52 - Nao
26/07/2019 Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Ciente de que o eculizumabe é o tratamento eficaz da

SHU atipica ndo ha como aceitar a ndo aprova¢do. Mesmo ciente do alto custo, como médica que lida com
doentes graves e vidveis, como a maioria dos que necessitam de droga, sou favordvel a aprovacao.

22 - Nao
32-Nado
42 - Nao
52 - Nao

26/07/2019 Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Sim, Impossivel uma pessoa ter condi¢des de fazer esse tratamento sem ajuda financeira Federal/ Estado
52 -Nao

26/07/2019  Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendagao preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

Familiar, amigo ou

cuidador de paciente

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendac3o preliminar. E direito de todos a vida, o estado deve fornecer esse
medicamento tdo essencial para quem precisa!

42 - N3o
52 - N3o

12 - Discordo totalmente da recomendagdo preliminar. E uma medicac3o essencial para esse tipo de sindrone
rara, a vida nao tem prego

22 - Nao

32-Nao

42 - Ndo

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Medicamento essencial para vida de portadores da
SHUa, uma doenga rara mas pode ser tratada com esse medicamento

22 - Nao

32-Nao

42 - Ndo

52 -Nédo

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. O medicamento existe para salvar vidas e a renda

brasileira ndo condiz com o valor cobrado pela droga, entdo, como pagamos um dos maiores impostos do
MUNDO, o governo tem o dever de ajudar os menos favorecidos.

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

26/07/2019

27/07/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. O custeio do medicamento pelo paciente é inviavel,
impossibilitando o tratamento.

42 - N3o
52 - N3o

12 - Discordo totalmente da recomendagao preliminar
22 - Nao
32 - Nao
42 - Nao
52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A SHU atipica é uma doenca rara e com tratamento
gold standars muito caro e inacessivel para a maior parte da populacdo. A vida nao pode ter preco

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

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Essa medica¢do é muito importante para muitas
pessoas, essa decisdo deve ser reavaliada.

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

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Ndo podemos estipular um a valor para vida de
ninguém. Isso é um absurdo. Muitas pessoas vdo morrer sem este medicamento.

22 - Nao
32 -Nao
2-Nao

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

27/07/2019 Profissional de satude 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Pelo que sei, ndo é um medicamento acessivel, ndo se
pode ir na farmacia mas préxima comprar, mesmo que fosse um medicamento financeiramente acessivel
para as pessoas.

22 - Nao
32 -Nao
42 - Nao
52 - Nao
27/07/2019 Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacado preliminar. Saude é um direito universal. Ndo deve-se colocar um

preco na vida de ninguém. Por isso, qualquer tratamento que possa curar ou trazer melhora na qualidade de
vida de um paciente deve ser totalmente oferecido pelo nosso sistema de saude.

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao
27/07/2019 Profissional de satude 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Se é o unico tratamento possivel da doenca e o estado
diz proporcionar saude universal aos pacientes, nao é justo que alguem morra por falta dessa medicacao.
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao

27/07/2019 Profissional de satude 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Ndo
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Dt. contrib.
27/07/2019

27/07/2019

27/07/2019

27/07/2019

Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Esse medicamento é essencial para o tratamento dos
pacientes

42 - N3o
52 - N3o

Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Medicac¢do indispensavel para o tratamento e sobre
vida de pacientes, com poucos efeitos colaterais.

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Néao
Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Uma medicacao com preco exorbitante, que
inviabiliza que portadores dessas doengas raras , sindrome hemolitica uremica e hemoglobinuria paroxistica

noturna, tenham chance de ter um tratamento, sendo que as duas doencas sdo raras, porém graves e com
alta morbimortalidade.

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao

Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A medicacdo é essencial para a vida destes pacientes.
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Ndo
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Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

27/07/2019 Profissional de satude 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar

27/07/2019 Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar
22 - Ndo
32-Nao
42 - Ndo
52 -Nao
27/07/2019 Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A medicacdo é de suma importancia para esses
pacientes que sdo portadores de uma doenga rara e necessitam de tratamento para sobreviver .
22 - Nao
32 - Nao
42 - Ndo
52 - Nao

27/07/2019 Profissional de satude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar
22 - Nao
32- Ndo
42 - Nao
52 - Nao

27/07/2019 Profissional de satude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Sim,

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

27/07/2019

27/07/2019

27/07/2019

27/07/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Saude para TODOS sem disting¢do, principios do

42 - N3o
52 - N3o

12 - Discordo totalmente da recomendagao preliminar

22 - Nao

32 - Nao

42 - Nao

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A preliminar ndo favoravel a liberacdo de tal

medicacgdo, vai contra os principios basicos do sus. Considerando que tal medicac¢do é tdo cara e primordial a
vida daqueles que dela necessitam. E contra a constituicao, todos temos direito a vida.

22 - Nao

32-Nao

42 - Ndo

52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Se esse é o tratamento indicado, é dever do Estado
fornecer o medicamento, independente do valor. E uma vida , no caso, jovem que necessita sob risco de
dbito.

22 - Nao
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Dt. contrib.
27/07/2019

27/07/2019

27/07/2019

27/07/2019

Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Ter um remédio com poucos efeitos colaterais e
efetivo para o tratamento de uma doenca grave é imprescindivel.

42 - N3o
52 - N3o

Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendagao preliminar
22 - Nao
32 - Nao
42 - Nao
52 - Ndo
Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Essa medicacao é crucial para que os pacientes
sobrevivam
22 - Nao
32-Nao
42 - N3o
52 - Ndo
Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Trata-se de uma patologia com risco de complicagdes
graves até mesmo o6bito se ndo tratada e que responde satisfatoriamente a terapia com eculizumabe

evitando o desfeixo clinico desfavoravel. Porém seu alto custo impede o acesso ao tratamento para a maioria
de nossa populagao.

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

27/07/2019  Profissional de satude 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Trata-se de uma patologia com risco de complicacées
graves até mesmo o6bito se ndo tratada e que responde satisfatoriamente a terapia com eculizumabe
evitando o desfeixo clinico desfavoravel. Porém seu alto custo impede o acesso ao tratamento para a maioria
de nossa populacdo.

22 - Nao
32 - Ndo
42 - N3o

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

27/07/2019

Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A decisdo de ndo incorporagao do eculizumabe para
pacientes com Sindrome hemolitica uremica atipica atinge em cheio diversos pacientes desta rara doenca.
Vemos no dia dia a luta destes pacientes para obter por meio judicial a medica¢cdao. Muitos conseguem
rapidamente, no entanto, alguns processos sdao mais lentos e o paciente fica sem a possibilidade de fazer a
medicagdo. AO eculizumabe mudou a evolucgdo clinica dos pacientes com SHUa. Antes dele, praticamente
todos os pacientes evoluiam para doenca renal cronica, com necessidade de terapia renal substitutiva. O
tratamento padrdo, que era a plasmaterapia, conseguia tratar bem os sintomas hematologicos, no entanto
tem pouco ou nenhum efeito sobre a lesdao renal. Apds a introdugdo do eculizumabe vemos uma resposta
consideravel, com recuperacdo de fungdo renal e vidalivre de dialise/transplante. Mesmo pacientes ja
transplantados e que desenvolviam doenca no rim enxertado, o eculizumabe protege a fungao no novo rim.
Com relagdo a questdo dos efeitos adversos. Poucos sdo realmente vistos na pratica. Em geral é um
medicamento muito bem tolerado pelos pacientes. O aumento de suscetibilidade a infeccdo por
meningococo é facilmente resolvido com a vacinacdo e com antibioticoprofilaxia, o que ndo impede o uso do
eculizumabe nem gera muitos impactos na vida do paciente (ao contrdrio da DRC com necessidade de terapia
renal substitutiva).O impacto econémico é uma questdao complexa. Sim, o medicamento é caro, no entanto, a
doenca leva a impactos socioeconémicos elevados para o SUS, pois quase que na totalidade dos pacientes
evolui para lesdo renal cronica (diretos, como necessidade de medicamentos de alto custo, gastos com dialise
e transplante, além de internagdes, e indiretos, como aposentadoria precoce), o que é reduzido com o uso do
medicamento. Concluindo, € um medicamento eficaz para a doenca, poucos efeitos adversos, nao ha outras
terapias disponiveis e possui impacto econ6mico questiondvel quando comparado aos gastos que o paciente
sem o medicamento também gera. Minha opinido é pela inclusdo do eculizumabe ao SUS para pacientes com
Sindrome hemolitico-uremica atipica.

2 - Sim, Infelizmente ndo temos, como dito no relatério da CONITEC, ensaios clinicos randomizado. No Clique aqui
entanto, isso se deve as caracteristicas da doenca. Por ser uma doenca rara, é dificil realizar um estudo do
tipo. Além disso, com a comprovada superioridade a outras terapias, seria desumano manter um paciente em
tratamentos inferiores para comprovar que o eculizumabe é eficaz. Neste artigo do NEJIM
(https://www.nejm.org/doi/full/10.1056/NEJM0a1208981) vemos que ha sim eficicia do eculizumab para
pacientes com SHUa.Neste outro artigo
(https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC5854840/# ffn_sectitle), do Korean Journal of Pediatrics,
vemos diversas evidéncias de que o medicamento é eficaz e deve ser iniciado o quanto antes para evitar os
desfechos renais.Concluindo, vemos que hd evidéncias cientificas para o uso do medicamento para SHUa.

32 - Sim, Como dito anteriormente, o Impacto econémico é avaliado por si sé no relatdrio.Nao foi
considerado que este paciente, em uso do eculizumabe, tem maior chance de recuperar fun¢do renal e deixa
de dar diversos gastos ao SUS, como os abaixo listados.- Medicamentos: eritropoietina, ferro injetavel,
imunossupressores diversos para pacientes transplantados.- Gastos com internacdes- Gastos com
procedimentos e cirurgias relacionadas a terapia renal substitutiva (colocacao de cateter de hemodialise,
cirurgias para fistulas arteriovenosas, cirurgia para colocacdo de cateter de Tenckhoff, gastos e cirurgia para
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

27/07/2019

27/07/2019

27/07/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

transplante renal.Além destes gastos diretos, temos os gastos indiretos, como faltas ao trabalho e
aposentadoria precoce, onerando o ja tdo onerado sistema previdencidrio.

42 - Sim, Muito paciente ja levam a estes gastos, pois grande parte acaba conseguindo a medicacdo por meio
judicial. Temos visto que o entendimento do STF é de conceder o medicamento aos pacientes. Isso leva a
gastos ndo previstos pelo governo federal e ministério da Sadde. Com a incorporacdo, os gastos serdo
previstos, facilitando a organizagdo orcamentdria.

52 - Sim, Ndo podemos colocar um preco na saude. Sdo poucos os pacientes com SHUa, é uma doenca rara,
mas cada um desses pacientes tem sua individualidade. Ndo incorporar o medicamento ao SUS, um
medicamento comprovadamente eficaz, com evidéncias cientificas e amplamente recomendado em diversos
paises (inclusive disponibilizado gratuitamente em diversos paises), uma atitude que vai contra os principios
do SUS. O SUS deve atender a todos de forma UNIVERSAL, deve ser INTEGRAL no seu atendimento e deve
respeitar a EQUIDADE, pois pacientes diferentes devem ser tratados de forma diferente, como é neste caso.
Se o SUS da o direito a vida a pacientes sem esta doenca, ou com outras doencas, deve também por
EQUIDADE, dar este direito a pacientes com SHUa, mesmo que os gastos sejam altos.

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. E um medicamento essencial para a vida de muitos
pacientes. Contem poucos efeitos colaterais e otimos resultados.

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar

22 -Nao

32-Nao

42 - Sim,

52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. O Eculuzumabi é um medicamento importantissimo

para os pacientes que necessitam, pois salva a vida de muitas pessoas e tem poucos efeitos colaterais. Sem
ele muitas pessoas vdao morrer! A vida dos pacientes ndo podem ter um preco!

22 - Nao
32-Nao
42 - Ndo
52 -Nao
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Dt. contrib. Contribuiu como

27/07/2019  Profissional de satude

27/07/2019 Profissional de saude

27/07/2019 Profissional de saude

28/07/2019 Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A medicacdo em questdo é essencial ao tratamento
de quem sofre da moléstia em questdo, o que o torna um medicamento impar. Assim sendo, e direito de
guem precisa ser tratado, ter acesso rapido e efetivo ao medicamento, otimizando a resposta terapéutica e a
recuperacao do paciente.

22 - Nao
32- Ndo
42 - Nao
52 - Nao
12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. O imunobioldgico em questdo é essencial no

tratamento da SHU atipica, que embora seja rara tem alto risco de morbi-mortalidade, o que torna o
tratamento adequado imprescindivel

22 - Nao
32 - Nao

42 - Sim, O impacto orgamentdrio das internagdes por descompensagao da doenga, periodos de recuperagao,
periodos de inatividade (com risco de afastamento pelo INSS), € maior que o impacto do fornecimento da
medicagao.

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar
22 -Nao
32 -Nao
42 - Ndo

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacéao preliminar
22 - Ndo
32- Nao
42 - Ndo
52 - Nao
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Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

28/07/2019  Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar

52 - Ndo

28/07/2019 Profissional de satude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. € um medicamento essencial para a vida destes
pacientes, que é uma doenca rara, que tem poucos efeitos colaterais e que ndao podemos colocar um preco
na vida de ninguém

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao
28/07/2019  Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Devido ser uma doenga rara precisamos dessa

medicacdo para dar qualidade de vida aos nossos amados pacientes.uma vida ndo ha prego que pague por
ela. Estamos confiantes que iremos lograr éxito nessa batalha.

22 - Nao
32 - Ndo
42 - N3o

52 - N3do

28/07/2019 Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao

28/07/2019 Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Esta medicacdo é fundamental!!!!
22 - Ndo
32- Nao
2-Nao

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

28/07/2019

28/07/2019

28/07/2019

29/07/2019

29/07/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Medicamento eficaz com poucos efeitos colaterais no
controle da SHUa

42 - N3o
52 - N3o

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar
22 -Nao
32 - Nao
42 - Nao
52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendagao preliminar. Medica¢do que custa 160mil por més e é impossivel
de adquirir sem ajuda do governo. Paciente depende do medicamento para sobreviver

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

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. A medicagao proposta para tratamento de SHUa pode
mudar o prognostico do paciente podendo pemanece-lo em terapia de seguimento de necessidade de dialise

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

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Medicamento carissimo e essencial para os
portadores dessa doenga, sem ajuda do governo as pessoas nao terao chance de tratamento

22 - Nao
32 -Nao
2-Nao

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

29/07/2019

29/07/2019

29/07/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A Shua leva ao dano orgénico cronico, principalmente
renal, que impacta diretamente na qualidade de vida do paciente, capacidade laboral e risco de vida, que
pode ser evitado com o tratamento adequado. A divulgacao da doenca e dos sintomas aumentaria a
suspeicdo clinica e mais pacientes poderiam ser beneficiados com diagndstico precoce e reversdo do quadro.
22 - Nao

32 - Sim, Acredito que na avaliacdo econémica tem que ser levada em conta também os gastos referentes a
necessidade de didlise, uso cronico de outros medicamentos de alto custo com eritropoetina, paricalcitol,
cinacalcete, sevelamer, transplante renal e imunossupressores. A chance de perder um enxerto renal sem o
uso de eculizumabe é alto.

42 - N3o
52 - N3o

12 - Discordo parcialmente da recomendacgdo preliminar. Apesar do grande impacto orgamentario, ndo
existem dados suficientes sobre eficacia e seguranca. Por ser uma doenca de baixa incidéncia, seriam
necessarios mais casos para uma avaliagdo mais completa, além de avaliagdo de casos de vida real. Varios
estudos relatam melhor qualidade de vida destas pessoas, o que nao pode ser desconsiderado.

22 - Sim, Estudo de revisdo, 2019. Clique aqui
32 - Sim, Fago pesquisa com medicamentos da hepatite C e meus resultados demonstraram que, da proposta

de valores dos medicamentos pela indUstria (2015), até 2018, houve uma redugdo de 30% no que foi

efetivamente pago. Negociacdo com a industria e centralizacdao das compras. o exemplo pode ser seguido em

medicamentos de alto custo. O resumo do meu trabalho estd disponivel no site do HTAi Annual Meeting de
2019.

42 - Nao

52 - Sim, Este medicamento ja estd disponivel em outros paises. O Reino Unido é um exemplo, onde sdo bem
criteriosos com a incorporacao de tecnologias. Além disso, deve-se considerar o direito ao tratamento destas
pessoas, a sua qualidade de vida. Didlise e transplante interferem na qualidade de vida, em custos diretos ao
sistema de saude e indiretos a sociedade.

12 - Concordo parcialmente da recomendacdo preliminar. Ser restrito a centros de referéncia/ quaternarios
22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao
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Dt. contrib. Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

29/07/2019 Profissional de satude

29/07/2019 Profissional de saude

30/07/2019 Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

30/07/2019 Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Porque é um medicamento esséncia pra vida desses
pacientes.

42 - N3o
52 - N3o

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar

22 - Sim, Diversos casos de Sindrome Hemolitica Urémica Atipica e Hemoglobinuria Paroxistica Noturna,
doencas de dificil manejo e progndstico ruim, apresentam excelente resposta clinica e laboratorial com o uso
do Eculizumab. O Eculizumab é eficaz e mantém remissdo a longo prazo de tais patologias, evitando medidas
invasivas como a plasmaferese, a qual resolve apenas parcialmente o quadro.

32-Nao
42 - Ndo
52 -Nao
12 - Discordo totalmente da recomendagdo preliminar. E um medicamento essencial para a vida destes

pacientes, que é uma doenca rara, que tem poucos efeitos colaterais e ndo podemos colocar um preco na
vida de ninguém.

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao
12 - Discordo totalmente da recomendagdo preliminar. E um medicamento essencial para a vida destes

pacientes, que é uma doenga rara, que tem poucos efeitos colaterais e ndo podemos colocar um prego na
vida de ninguém.

22 -Nado

32-Ndo
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

30/07/2019

30/07/2019

30/07/2019

Profissional de saude

Instituicdo de saude

Instituicdo de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Até o momento ndo ha alternativa terapéutica para
portadores de sindrome hemolitica urémica atipica

42 - N3o
52 - N3o

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar
22 - Sim, Eculizumabe Unica droga aprovada e comprovada cientificamente para o tratamento da Shua

32 - Sim, Reducao de custos diretos e indiretos causados pela. Morbimortalidade causada pela ShuaReducao
do impacto social e laboral causado pela patologia

42 - Sim, SHUA DOENCA diagnosticada clinica e laboratorial mente, sendo que os pacientes diagnosticados de
maneira correta - reducdo dos custos para ministério da saude

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendagdo preliminar. E necessario o medicamente Eculizumabe para
tratamento da Shua pela alta morbidade e mortalidade causados por esta patologia.Ha pacientes que acabam
perdendo o transplante renal devido a falta do medicamento, visto que a doencga de base - Shua, ndo estd
sendo tratada. Existem as lesGes sistémicas em varios 6rgdos provocadas por esta patologia de maneira
devastadora.

22 - Nao

32 - Sim, Redugao dos custos hospitalares, de forma direta e indireta. Os danos provocados pela patologia faz
com que haja perda de transplante renal, internagdes, impacto na vida social e psicoldgica dos pacientes. A
inclusdo deste medicamento no Ministério da Saude, além de promover a qualidade de vida e reduc¢do dos

danos causados pela Shua, extremamente importante a analise da inclusdo do Eculizumabe, no intuito de
reduzir os custos provocados pela doenga ao sistema de Saude

42 - Sim, Extremamente importante a analise da inclusdao do Eculizumabe, no intuito de reduzir os custos
provocados pela doenca ao sistema de Saude. Paciente certo, diagnosticado de maneira correta com o
tratamento adequado

52 - Sim, Os pacientes com doenca rara, principalmente SHUa sofrem muito pelos sinais e sintomas da
patologia. Ao descobrir a doenga, o paciente fica abalado pelos sintomas, pelo lado psicologico de que nao
uma droga disposnviel de maneira mais facilitada para o tratramento
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Dt. contrib.
30/07/2019

30/07/2019

30/07/2019

30/07/2019

Contribuiu como

Profissional de saude

Instituicdo de saude

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar

52 - Sim, Doenca Rara como Shua necessita da inclusdo do Eculizumabe no Ministério da Sauide, devido a alta
mortalidade e morbidade, além da redugdo da qualidade de vida. Importante analisar todos os estudos
cientificos, que comprovam a eficacia do tratamento do Eculizumabe na SHua

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar

22 - Sim, Importancia do registro global de Shua. Nao necessario um estudo controlado com placebo, pois os
pacientes com SHUa sofrem com os sintomas da doenca - que provoca alta mortalidade e morbidade. A
comprovacdo da seguranca e eficacia do Eculizumabe estao comprovados em diversos estudos e na vida real.
Importante lembrar que o numero de pacientes com doenca rara para se realizar qualquer tipo de estudo ,é
um numero pequeno. Ref: Shaefer 2018 / Socie 2019 /Mene 2019

32 -Nao

42 - Sim, Nao existe uma metodologia para analise de custo efetividade ate o momento. Ocorre reducdo de
custos diretos e indiretos com a inclusdo do eculizumabe no sistema de saude

52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Esse medicamento é essencial para a vida de muitos
pacientes!!!!

22 -Nao

32-Nao

42 - Nio

52 - Ndo

12 - Discordo parcialmente da recomendagao preliminar. E uma doenca rara,e tem pessoas que depende
desse medicamento para sobreviver.viver nao tem preco.

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

30/07/2019

30/07/2019

30/07/2019

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Profissional de saude

Profissional de saude

12 - Discordo parcialmente da recomendac3o preliminar. E uma doenca rara,e tem pessoas que depende
desse medicamento para sobreviver.viver ndo tem preco.

42 - N3o
52 - N3o

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Importante o tratamento da Shua pelas lesoes
sistémica, agravamento da doenca renal.Paciente tem beneficios clinicos com o tratamento continuo

22 - Sim, Varios artigos cientificos que relatam o beneficio do tratamento independente da idade, populagao
pediatria e adulta

32 - Sim, importante a inclusdo do medicamento do ministério da saide apesar de ser um numero pequeno
de pacientes com essa doenca rara. Quando diagnosticado de maneira correta € um numero pequeno de
pacientes, porém paciente tem beneficios na sua vida.

42 - Sim, Quando tem uma excelente avaliacdo para o paciente diagnosticado com Schua, e tem um
tratamento adequado o paciente ndo apresenta lesdes sistémicas. O paciente ndo precisa ficar internado
assim reduzindo os custos ao sistema de saude (SUS).

52 - Sim, De modo geral todos os pacientes se beneficiam do Eculizumab, conforme citado a cima conforme
as referencias.Muitos paciente s perderam a func¢ao renal por falta de diagnostico e nestes casos o paciente
fica livre das sessdes de hemodialise.

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. O soliris € um medicamento essencial para
manutencdo das vidas desses pacientes além de possuir poucos efeitos adversos.

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao
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30/07/2019
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Profissional de saude

Paciente

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Ao revisar a literatura medica disponivel atual sobre o
tema o tratamento com Eculizumab emerge como unica terapia comprovada para tratamento de casos de
sindrome hemolitico urémica atipica, logo, urge a liberacdo do mesmo para o tratamento dos pacientes com
tal patologia.Referencia: Laurence 2016

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

2 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Discordo totalmente da recomendac¢do da CONITEC. O
direito a vida é um direito fundamental de todo ser humano, incluindo pessoas com uma doenca rara. Estes
devem ser protegidos pelo Estado. O Sistema Unico de Saude deve sim ser responsavel pelo tratamento desta
doenca. Sem este tratamento, a evolugao natural é a doenca renal cronica com necessidade de terapia renal
substitutiva e até a morte em possiveis agudiza¢des , que sdo comuns na auséncia do medicamento. O
remédio é salvador para centenas de pessoas que vivem na agonia da morte iminente.

a - Sim, Existem diversos artigos cientificos que mostram evidéncias de resposta favoravel do eculizumabe Clique aqui
para pessoas com sindrome Hemolitico-urémica atipica, tanto adultos quanto criancas. A inexisténcia de
estudos randomizados se da pelo nimero reduzido de casos em nosso meio, por se tratar de uma doenga
extremamente rara. No entanto, diversos outros estudos e metanalises mostram a eficacia do eculizumabe
no tratamento da SHUA, com resposta significativa na recuperacao da funcdo renal, na interrupgao de
hemolise e na manutencdo do paciente evitando novas crises.

2 - Sim, O custo deste medicamento nao pode ser um fator determinante para definir se o medicamento
deve ou ndo ser incorporado. Todos tem direito a vida, incluindo pacientes portadores festa doenga. Cabe ao
SUS fornecer o tratamento para que essa vida seja garantida. Além disso, sdo poucos os casos no Brasil, o que
nao impacta tanto economicamente. No entanto, a falta do medicamento Par a um paciente com SHUa pode
determinar o fim de sua vida.

2 - Sim, Considerando que muitos pacientes com SHUa tem fornecimento do medicamento através de
judicializagdo, algo que impede uma organizagcdao orcamentaria do SUS, a incorporacdo do medicamento vem
para auxiliar nesta organizagdo or¢gamentdria, permitindo uma maior nogao de quem tem necessidade do
medicamento.

52 - Sim, E importante deixar claro que pacientes com SHUa n3o dispde de outros medicamento que
impedem novas crises e que tratem e evitem evolugdo para eventos mérbidos. Plasmaterapia, corticoterapia,
anticoagulacdo, antiagregantes plaquetarios, todos estes foram testados e falharam na terapia. A demora nos
processos judiciais € um suplicio para os pacientes. Muitos evoluem para doenca renal cronica e acabam
tendo que ser submetidos a hemodidlise e transplante renal, o que pode ser evitado com o inicio rapido do
eculizumabe.
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12 - Discordo totalmente da recomendagao preliminar. A IMPORTANCIA DO TRATAMENTO DA DOENCA RARA
SHUA PELA ALTA MORBIDADE E MORTALIDADE - DISFUNCAO RENAL - PACIENTES PARA
HEMODIALISEACOMETE TODAS AS FAIXAS ETARIAS

22 - Nao
32 -Nao
42 - Sim, O PACIENTE SENDO DIAGNOSTICADO CORRETAMENTE DA DOENCA - AVALIACAO CLINICA E

RESULTADO DE EXAMES LABORATORIAIS - EVITA-SE INTERNAGOES, MORBIDADES COM DIMINUIGAO DOS
CUSTOS PARA OS GESTORES

52 - Sim, DIMINUIGAO DO IMPACTO SOCIAL COM MELHORIA DE QUALIDADE DE VIDA DOS PACIENTES
QUANDO ENCONTRA-SE DISPONIVEL PARA OS PACIENTES O TRATAMENTO ADEQUADO PARA ESTA
CONDIGAO RARA

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Tivemos varios paciente com SHUa que utilizaram o
medicamento e apresentaram melhora;Precisa facilitar o acesso ao paciente Raro para que ele tenha uma
melhora qualidade de vida, menos morbi-mortalidade;O impacto do paciente ndo ser tratado é maior aos
cofres publicos pois esse paciente ndo podera ser produtivo ficard refém de hemodialise, apresentar lesdes
sistemicas que é muito oneroso aos estados e municipio.

22 - Sim, FDA E EMA ja aprovaram o medicamento apds os estudo. Acho injusto o fato de que poucos
pacientes possuirem a doencga obriga esse paciente a sofrer sem tratamento e até mesmo o risco de morte.O
beneficio da droga ja foi comprovado ndo havendo necessidade de estudo comparativo.Existe um registro
global de SHUa de extensdo d elongo prazo que beneficiam o tratamento.Exemplos -Schaefer 2018-Siedlecki
2018-Menne 2019+

32-Nao
42 - Sim, a analise de custo pela CONITEC ndo tem uma metodologia para avaliar o impacto da Doenga Rara e
e ndao tem nenhum outro comparador que trate a base dessa doenca e mesmo pacientes que fazem

plasmnaferese e apresentam melhora podem desenvolver Doenca Renal Cronica e levar a morte e nem todos
lugares possuem plasmaferese.

52 - Sim, Os Centro de Doencas Raras sdao de suma importancia para o atendiomento humano do pavciuente
porém para isso temos que ter acesso ao medicamento através de PCDTs.

Pagina 32 de 98



Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

30/07/2019 Secretaria Municipal de 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Tivemos varios paciente com SHUa que utilizaram o
Saude medicamento e apresentaram melhora;Precisa facilitar o acesso ao paciente Raro para que ele tenha uma
melhora qualidade de vida, menos morbi-mortalidade;O impacto do paciente ndo ser tratado é maior aos
cofres publicos pois esse paciente ndo podera ser produtivo ficard refém de hemodialise, apresentar lesdes
sistemicas que é muito oneroso aos estados e municipio.

22 - Sim, Dioversos artigos cientifico trazem a eficdcia do tratamento para os pacientes acometidos
32-Nao
42 - Sim, Ndo existe uma metodologia especifica pelo CONITEC que traga os custos com aas doencas raras

mas sabemos que o custo de ndo tratar a doenca de base sdo altissimos aos cofres publicos visto que a
hemodialise é um procedimento muito caro.Ha dificuldades também de acesso a plasmaferese

52 - Sim, A importancia d eter o medicamento disponivel para doenga Rara como SHUa ele traz eficacia e
seguranca, sdo mais de 10 anos de acompanhamento que varios eventos adversos ndo sdo relacionados ao
medicamento.Existem varios relatos de casos e estudos restropectivos e excelentes resultados forma
demonstrados em diferentes faixas etdreas, e muito dos pacientes que fazem TX Renal e perdem o enxertto e
por doenca de base ndo determinada por isso a importancia de tratar a doenca de base.*A doencga de Base
indeterminada pode ser a SHUa e o tratamento precoce que pode recuperar a funcdo renal e frazer o
paciente ficar livre de hemodidlise.

30/07/2019  Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Medicamente essencial para a sobrevida do Paciente
grandes efeitos colaterais e com alta taxa de sucesso terapéutico.

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

30/07/2019 Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar
22 - Nao
32 - Nao
42 - Nao
52 - Nao
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30/07/2019 Profissional de satude 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Esse medicamento e essencial para que se determine
a vida de uma pesso, sendo assim sugiro seguirmos o artigo V da constituicao.

42 - Nao
52 - Ndo

30/07/2019 Interessado no tema 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. medicamento essencial para a vida destes pacientes,
que é uma doenga rara, que tem poucos efeitos colaterais e que ndo podemos colocar um prego na vida de
ninguém
22 - Nao

30/07/2019 Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar

22 - Sim, tive um paciente com SHUa que estava em dialise peritoneal apds inicio da medicacdo teve
recuperacdo do da funcgdo renal.

32-Nao
42 - Ndo
52 -Sim,
30/07/2019 Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. E a Unica medicagdo comprovadamente eficaz o

tratamento dessa doenca grave. Tem custo muito elevado e por isso merece protocolos bem definidos para o
tratamento, mas sem sombra de duvida é a salva¢do para os pacientes com essa condi¢do.

22 - Ndo
32 -N3o
2-Nao

2-Nao
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30/07/2019 Profissional de satude 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Trata-se de uma doenca rara, com tratamento
disponivel na comunidade cientifica. A vida humana ndo tem preco e o acesso ao SUS é universal.
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12 - Concordo parcialmente da recomendacao preliminar. Entendemos que devido a raridade da prevaléncia
da doenca serd impossivel realizar um estudo de fase Il ou ate mesmo mesmo um estudo randomizado e
controlado, pois talvez envolvam questdes éticas na ndo utilizagdo da medicagdo no grupo controle . Mas
quero deixar minha sugestao para a possibilidade de alguns pacientes que apresentam casos recorrentes da
doenga, inclusive com perdas de enxertos renais e /ou que apresentem as mutagdes associadas a maior
gravidade como Fator H e receptor de Fator H, ou ainda mutagdes menos prevalentes mas com
antecedentes de quadros graves com risco de vida e associadas a perdas do transplante renal ( mutacées
Fator I, C3 e MCP) possam ter a oportunidade de poder usar a medicagao, pois nesses casos o beneficio da
sobrevida do paciente e do enxerto sdo bem evidentes, alem de apresentarem taxas elevadas de recorréncia
da doenca >80%. Assim sugiro a disponibilizacdo de realizar a pesquisa de mutacdes para casos especificos :
€asos recorrentes e casos graves que geraram risco de vida para tentar confirmar a presenga ou ndo de uma
mutag¢do d maior gravidade com Fator H e de seu receptor.

2 - Sim, Entendemos que devido a raridade da prevaléncia da doenca serd impossivel realizar um estudo de  Clique aqui
fase Ill ou ate mesmo mesmo um estudo randomizado e controlado, pois talvez envolvam questdes éticas na
nao utilizacdo da medica¢do no grupo controle . Mas quero deixar minha sugestao para a possibilidade de
alguns pacientes que apresentam casos recorrentes da doenca, inclusive com perdas de enxertos renais e
/ou que apresentem as mutac¢des associadas a maior gravidade como Fator H e receptor de Fator H, ou ainda
mutacdes menos prevalentes mas com antecedentes de quadros graves com risco de vida e associadas a
perdas do transplante renal ( mutagdes Fator I, C3 e MCP) possam ter a oportunidade de poder usar a
medicacdo, pois nesses casos o beneficio da sobrevida do paciente e do enxerto sdo bem evidentes , alem de
apresentarem taxas elevadas de recorréncia da doenca >80%. Assim sugiro a disponibilizacdo de realizar a
pesquisa de mutagdes para casos especificos : casos recorrentes e casos graves que geraram risco de vida
para tentar confirmar a presenca ou ndo de uma mutac¢do d maior gravidade com Fator H e de seu receptor.

32 - Ndo

42 - Sim, Sabemos do impacte orcamentario e por isso defendo a pesquisa d mutacdo para casos graves com
risco de vida ou recorrentes e a manutenc¢do da medicacdao em casos confirmados da mutacdo de Fator H e
receptor de fator H.

52 - Sim, Entendemos que devido a raridade da prevaléncia da doenga serd impossivel realizar um estudo de  Clique aqui
fase Ill ou ate mesmo mesmo um estudo randomizado e controlado, pois talvez envolvam questdes éticas na

nao utilizacdo da medica¢dao no grupo controle . Mas quero deixar minha sugestdo para a possibilidade de

alguns pacientes que apresentam casos recorrentes da doenca, inclusive com perdas de enxertos renais e

/ou que apresentem as mutac¢des associadas a maior gravidade como Fator H e receptor de Fator H, ou ainda

mutacdes menos prevalentes mas com antecedentes de quadros graves com risco de vida e associadas a

perdas do transplante renal ( mutagdes Fator I, C3 e MCP) possam ter a oportunidade de poder usar a

medicagdo, pois nesses casos o beneficio da sobrevida do paciente e do enxerto sdo bem evidentes , alem de
apresentarem taxas elevadas de recorréncia da doenca >80%. Assim sugiro a disponibilizacdo de realizar a

pesquisa de mutagdes para casos especificos : casos recorrentes e casos graves que geraram risco de vida
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31/07/2019

Profissional de saude

para tentar confirmar a presenca ou ndo de uma mutac¢do d maior gravidade com Fator H e de seu receptor.

2 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar

a - Sim, Estudar doencas raras é muito dificil, pois o nimero de casos nos trabalhos serd sempre muito Clique aqui
pequeno. Ja tive oportunidade de fazer diagndstico de SHUA em 5 criancas, sendo uma pds transplante
renal. Os outros 4 pacientes chegaram ao hospital criticamente enfermos, gravissimos, com necessidade de
multiplas transfusdes e de didlise. Os 4 recuperaram a funcdo renal e conseguiram sair do quadro critico, apds
a segunda dose da medicacdo. O diagndstico desta patologia nem sempre é facil, mas o tratamento adequado
faz a diferenca entre sobrevivéncia e mortalidade. O paciente transplantado ficou alguns meses sem a
medicacdo e ja apresentou piora da funcgdo renal, que se recuperou apds o retorno do tratamento.Varios
estudos com uso de eculizumabe mostraram eficacia e seguranca com o uso da medicacdo, assim como
melhora hematoldlgica e da funcdo renal, com altas taxas de descontinuacdo de terapia renal substitutiva.

32 - Sim, E muito dificil definir valores aceitaveis quando se trata de salvar vidas. ALternativas de tratamento,
como plasmaferese, além de pouco acessiveis (nem todos os centros possuem), também tem custo elevado e
ndo tem impacto significativo na melhora da fungao renal.

2 - Sim, Embora o tratamento dialitico seja mais barato, quando comparado ao tratamento com
eculizumabe, ndo hd como comparar a qualidade de vida de pacientes em didlise, com pacientes sem didlise.
A doenca renal crénica traz um grande impacto, seja por reduzir a produtividade do paciente, por dificuldade
de encontrar emprego ou frequentar a escola, no caso das criangas, seja pelo nimero de comorbidades,
cardiovasculares, infecciosas, 6sseo minerais, anemia. O numero de internagdes, outros tratamentos
necessarios, como eritropoetina, quelantes de fésforo, por exemplo, ndo estao contabilizados no
relatério.Deve ainda levar em conta que, no caso do tratamento com eculizumabe n3o ser realizado, os
pacientes com SHUa tem risco constante de desenvolver microangiopatias trombdticas, que podem
ocasionar, AVC, IAM, Lesdo renal aguda, complicagdes na gestagao, entre outros.

52 - Ndo
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12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Importante ter um medicamento para doenca SHua,
devido alta mortalidade provocado pela doenca, morbidade e alteracio na qualidade de vida do paciente. E
uma doenca que ndo atinge somente o sistema renal mas provoca lesGes sistémicas que podem levar a morte
como por exemplo: sintomas neurolégicos, confusdes, AVC, comprometimento renal podendo levar o
paciente para hemodialise, alteracdao da hipertensdo arterial, sintomas cardiovasculares como infarto,
estenose, sintomas pulmonares, dispnéia, edema e mesmo sintomas oculares como dor, visdo borrada,
hemorragia ocular. Pacientes que realizam o transplante e possui a doenca determina SHua, perderam o
enxerto se ndo houver o medicamento para ser utilizado no tratamento do SHua.

22 - Sim, Diversos artigos cientificos que comprovam a eficdcia e seguranga do eculizumabe no tratamento da
SHUa. Existem um registro global de Shua que reafirma tal eficacia e seguranca do medicamento. ***
Schaeffer,2019*** Licht

32-Nao

42 - Sim, Analise de custo e efetividade de doenga rara fica muito complicada pois ndo tem uma metodologia
definida, o importante que os pacientes diagnosticado de forma correta com tratamento adequado serdao
beneficiados com a melhora dos sintoms clinicos, melhora de qualidade de vida, ndo ocorrera internagdes
hospitalares. Ou seja, a reducdo de custo diretos e indiretos para o sistema de saude, quando ha
disponibilidade e um acesso mais rdpido de como um exemplo eculizumabe para o tratamento da Shua.

52 - Sim, A fundacgao Pré Rim se preocupa com os apcientes com doenca rara principalmente com a doencga
Shua, e a pesquisa clinica e equipe multidisciplinar buscam realizar o diagndstico de Shua de maneira
precoce, no entanto ndo se tem a disponibildiade do medicamento para os pacientes.

12 - Discordo parcialmente da recomendacdo preliminar. Sou a Favor da Vida e uma Vida ndo Tem Preco!
22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

2-Nao
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12 - Discordo totalmente da recomendacéo preliminar. A Sindrome Hemolitica Uremica atipica (SHUa) é uma
doenca que afeta criangas e adultos, levando a doenca renal terminal cronica, lesoes sistemicas afetando
todos dos orgaos vitais - com complica¢Ges fatais por ser uma doenca que leva a uma lesdo endotelial;
observando-se sintomas neurologicos, comprometimento renal, sintomas gastrointestinais, sintomas
cardiovasculares, sintomas pulmonares e sintomas visuais. Patologia que leva a uma desordem do sistema
complemento, resultando em anemia hemolitica microangiopatica. Extremamente importante que haja um
medicamento como Eculizumabe para o tratamento de uma doenca rara como a SHUa. Relevante a andlise
de incorporacgdo do Eculizumabe no Ministerio da Saude, e facilitar a sua disponibilidade e acesso, aos
pacientes que sofrem, quando diagnosticados com esta patologia.

22 - Sim, Os artigos cientificos comprovam a eficacia e seguranga do Eculizumabe no tratamento da SHUa. O Clique aqui
inicio do tratamento de maneira precoce favorece a melhor resposta do medicamento. O diagnostico de
SHUa é clinico e laboratorial; excluindo outras patologias que possam levar a Microangiopatia Tromboticas

32 -Ndo

42 - Sim, Uma doenga rara possui um numero pequeno de pacientes, quando comparado as outras
patologias. Por isto a dificuldade de se realizar estudos, analises de questoes farmacoeconomicas e custo
efetividade. O importante que ao tratar o paciente, reduzindo o numero de internacdes / UTI / todos os
custos diretos e indiretos envolvidos serdo reduzidos , alem de oferecer uma nova vida ao paciente.

52 - Sim, Eculizumabe é uma droga aprovada pela Anvisa, FDA e EMEA, pois foram comprovadas a sua Clique aqui
seguranca e eficacia no tratamento de uma doenca que apresenta uma alta taxa de morbidade e

mortalidade. Shua é uma doenca genética e imprevisivel, e os pacientes podem ir ébito ou progrediram para

uma doenca renal terminal cronica. Muitos pacientes que sao transplantados perdem o enxerto devido a

presenga da SHUa, sendo que o inicio de tratamento de maneira precoce em pacientes transplantados e que

sdo diagnosticados com SHUa, ha uma melhora da recuperacdo da funcdo renal Artigos Legendre 2017

Siedlecki 2018 Goodship 2018
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12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. O ministerio da Saude deve analisar a aquisicdo do
Eculizumabe, pois a Sindrome Hemolitica Uremica Atipica, € uma doencga que provoca dano endotelial, lesGes
sistemicas e comprometimento ou perda da fungdo renal. O paciente apresenta uma Trombocitopenia e
Hemolise Microangiopatica e acometimento de diversos orgdos vitais: AVC, pressao arterial elevada,
sintomas gastrointestinais, infarto ou estenose arterial, dispneia e edema pulmonar e sintomais visuais (
hemorragia ocular/visao borrada )

2 - Sim, A medicina baseada em evidencias, artigos cientificos e o conhecimento do diagnostico diferencial
da SHUa; evidenciam o beneficio do uso do Eculizumabe no tratamento da Sindrome Hemolitica Uremica
Atipica.Os orgdos regulatorios tanto no Brasil como em outros Paises, aprovaram o medicamento, e foram
confirmadas , atraves de diversos estudos a sua seguranca e eficacia.Registro Global de SHUa, estudos de
extensao a longo prazo; além da vivencia e acompanhamento dos pacientes que foram diagnosticados com
SHUa, e ao serem tratados, apresentaram melhora dos sintomas clinicos, resultados laboratoriais e qualidade
de vida.Pela gravidade da doenca, melhora dos sintomas com Eculizumabe, nao se torna necessario realizar
estudos com controle de placebo - Os pacientes estdo sob risco de risco de morte, devido a alta taxa de
mortalidade apresentada pela Doenca. ** Shaefer 2018 ** Siedlecki 2018 ** Fakhouri 2018
32 - Nao
42 - Sim, Fica complicado o estudo da farmacoeconomia, custo efetividade, custo utilidade; em doengas
raras; e como exemplo a SHUa, pois nao ha uma metodologia especifica que avalia o impacto em doencas
raras. Em muitos locais é dificil o acesso a plasmaferese e somente centros especializados podem realizar. O
importante é que ao possibilitar o acesso de um medicamento como Eculizumabe para uma doenca que
apresenta uma alta taxa de mortalidade e morbidade; evita-se que os pacientes sofram com os sintomas,
fiquem internados nos hospitais, UTI, apresentando assim um alto custo ao sistema de saude.

2 - Sim, Importante reforcar que diversos artigos comprovam a eficacia e seguranca do Eculizumabe no Clique aqui
tratamento da Shua. O paciente diagnosticado e tratado de maneira precoce apresenta melhores resultados.
A doenca atinge qualquer faixa etaria; e sao visiveis os beneficos clinicos, a melhora dos parametros
hematologicos e renais com o tratamento da SHUa com Eculizumabe. A facilidade de acesso ao Eculizumabe
no tratamento de uma doenga no qual, mais de 70% dos pacientes com SHUa estdo em risco de Doenca Renal
cronica terminal e morte* Laurence 2016 ** Azoulay 2017
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Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Muitas doencas raras necessitam de medicamento
para que a doenga seja tratada. O Eculizumabe deve estar disponivel para que muitos pacientes sejam
tratados e tenham vida normal, com qualidade e saude

22 -Nao

32 - Nao

42 - Ndo

52 - Sim, Acredito que seja possivel, o Ministerio da saude reavaliar os seus conceitos sobre doenga rara como
a SHUa, e disponibilizar o medicamento para os pacientes que sad diagnosticados com esta patologia

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Como profissional de saude, observo o quanto os
pacientes com doenca rara, sofrem sem ter acesso aos medicamentos. O Eculizumabe deve estar disponivel e
facil acesso aos pacientes com a doenca SHUa. Patologia que apresenta alta taxa de mortalidade

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Sim, Que o ministerio da saude, possa reanalisar o pedido de incorporacao do Eculizumabe no

tratamento da SHUA. Pacientes precisam ter acesso aos melhores tratamentos, e assim ficarem livres dos
sintomas da doencga, e apresentarem uma melhor qualidade de vida

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Importante ter o conhecimento da patologia Shua,
saber a gravidade desta doenca, a alta taxa de mortalidade e todas consequencias fatais e destruidoras da
Microangiopatia Trombética mediada pelo complemento na SHUa. Praticamente 80% dos pacientes morrem,
necessitam de dialise ou terao lesao renal permanente em 03 anos. A equipe médica possui um grande
desafio em diagnosticar de maneira precoce, e iniciar o tratamento com Eculizumabe.

22 - Sim, Os beneficios clinicos observados pelo Eculizumabe nos portadores de Shua, sao demonstrados em  Clique aqui
diversos artigos cientificosEficacia e seguranga que oferece Eculizumabe no tratamento da Sindrome
Hemolitica Uremica Atipica.

32-Nao

42 - Sim, Os pacientes com SHUa tém risco de complicagBes sistémicas, subitas e que podem levar a morte.
Como foi citado, a patologia apresenta uma alta taxa de morbimortalidade. O numero de pacientes com
doenga rara, como exemplo Shua sdo internados muitas vezes nos hospitais, utilizam UTI, e com gastos ao
sistema de saude, que poderiam ser evitados, com a disponibilidade e facil acesso do Eculizumabe.

52 - Nao Clique aqui
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Dt. contrib.
31/07/2019

31/07/2019

01/08/2019

01/08/2019

Contribuiu como

Profissional de saude

Instituicdo de saude

Instituicdo de saude

Interessado no tema

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Extremamente importante a incorporac¢do do
Eculizumabe no Ministerio da Saude, para o tratamento da Sindrome Hemolitica Uremica Atipica.
Eculizumabe é o primeiro e unico tratamento indicado para adultos e criangas com SHUa. Eficacia e seguranca
comprovadas atraves dos estudos e artigos cientificos, sendo que pacientes apresentaram melhora ou
normalizacdo hematologica, melhora da fungad renal.

22 - Sim, O numero de pacientes com doenca rara, em especial SHUa, é pequeno. Orgdos regulatorios como Clique aqui
FDA ou mesmo Anvisa aprovaram o Eculizumabe - Medicina baseada em evidéncias.Importante ressaltar o
registro Global de SHUa, alem de estudos de extensdo de longo prazo.

32 - Ndo
42 - Ndo
52 - Nao Clique aqui

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A Fundagdo Pro Rim se preocupa com os pacientes

com doengas raras, buscando um melhor diagnostico e melhor tratamento. O Eculizumabe deve ser
incorporado no Ministério da Saude no tratamento da SHUA.

22 - Nao
32 - Ndo
42 - N3o

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

01/08/2019 Instituicdo de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A instituicao se preocupa com o tratamento de
doencas raras em pacientes renais cronicos.

42 - Nao
52 - Sim, A incorporacdo da medicacao é importante devido as altas taxas de mortalidades relacionadas a
doenga.
01/08/2019  Familiar, amigo ou 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Meu filho tem cinco anos é portador de SHUa e
cuidador de paciente precisa do medicamento de forma continua para continuar tendo uma vida plena e saudavel!!
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao
01/08/2019 Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendagdo preliminar. O SUS, como sistema Unico de satde para os
Brasileiros, deve fornecer a populagdo todos os recursos necessarios para a melhora da saude e da qualidade

de vida, principalmente nesse aspecto, quando se trata de uma medica¢do Vital e que nenhuma pessoa tem
condigdes de arcar com os custos para sua manutencao.

22 - Nao
32 - Sim, Maiores verbas governamentais devem ser destinadas a arcar com os gastos da Saude do pais, a qual
deve ser uma prioridade em qualquer lugar.

42 - Ndo
52 - Nao
01/08/2019 Instituicdo de saude 12 - Discordo parcialmente da recomendacdo preliminar
22 - Sim, Por ser tratar de doenga rara, o niumero da amostra dos estudos sao limitados. Clique aqui
32 - Sim, Dificil quantificar porém gastos com UTI e outras medicagdes durante internagdo devem ser Clique aqui

contadas no custo total.
42 - Sim, Melhorar o tratamento dos pacientes para reduzir morbi-mortalidades e custos com complicacdes Clique aqui

52 - Nao Clique aqui
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Dt. contrib.

Contribuiu como

01/08/2019

01/08/2019

01/08/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Essa é uma doenca extremamente grave , onde a
medicacao salva a vida dos pa pentes

42 - N3o
52 - N3o

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Ndo ha outra terapia para esta patologia tdo grave

22 -Nao

32 - Nao

42 - Nao

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Temos pacientes que sairam de hemodidlise apds uso
do Eculizumabe apds diagnostico de SHUa por biopsia renal. A biopsia traz muitas informacdes a respeito da
viabilidade do rim e a maioria dos estudos nao leva em consideragao a biopsia renal. Sendo bem indicado e

principalmente nos casos de SHUa pos transplante renal, ha relacdo custo-beneficio favoravel. Sem
mencionar qualidade e quantidade de vida que eh infinitamente melhor e maior fora de hemodialise.

22 - Sim, Nao podemos desprezar as evidencias benéficas dos artigos feitos por pesquisadores renomados
somente por ter sido patrocinado pela industria, visto que em decorréncia do custo seria impossivel fazer de
outra maneira.

32 - Sim, Na analise de custo nao se incluiu o gasto com hemodialise. Vide referéncia em anexo. Clique aqui
42 - Nao
52 - Ndo
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Dt. contrib.

Contribuiu como

01/08/2019

01/08/2019

01/08/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Instituicdo de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Ja existe autorizacao de orgdos reguladores como o
FDA autorizando o uso do Eculizumab para tratamento da SHUA. Ndo tem como fazer estudos randomizados
controlados por placebo nessa situacdo pois seria antiético, além do nimero de pacientes ser muito pequeno
pela doenca ser rara. Este documento deconsiderou artigos cientificos importantes como Menne 2019,
Shaefer 2018, Siedlecki 2018 e Socie 2019.Tenho paciente em acompanhamento com apds a gravidez
desenvolveu SHUA com necessidade de hemodialise, e gracas ao tratamento ter sido iniciado rapidamente,
teve a funcdo renal recuperada e saiu da necessidade de didlise. Se nao tivesse sido tratada, estaria em
hemodidlise até hoje. O risco de dbito, ja demontrado por evidencia cientifica nos pacientes sem tratamento
com SHUA é de 70% em 1 ano. Existe sim, forma de diferenciar SHUA de PTT e STEC-SHUA. Alem disso, os
beneficios clnicios comprovados sao: melhora da taxa de filtracao glomerular, descontinuacao da dialise e
melhora da parte hematologica. Alem da seguranca ja estar tambem comprovada. Existem artigos mostrando
que a taxa de eventos adversos graves é pequena, e esses artigos nao foram considerados no documento

22 - Sim, 1) Eculizumab in paroxysmal nocturnal haemoglobinuria and atypical haemolytic uraemic syndrome:  Clique aqui
10&#8208;year pharmacovigilance analysis2) Eculizumab prevents thrombotic microangiopathy in patients
with atypical haemolytic uraemic syndrome in a long-term observational study

32-Nao

42 - Ndo

52 -Nado

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Eculizumabe é a unica medica¢cdo com acao
comprovada no tratamento da patologia

22 - Sim, https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pubmed/26880462

32-Nao

42 - N3o

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. considramos a importancia da inclusao do eculizumab

para o tratmento da Shua por ser uma patologua com alto indice de mortalidade levando a doengas sitemicas
incluindo a IRC ou ate mesmo 6bito.

22 - Sim, diversos artigos comprovam a evidencia clinica Clique aqui
32-Nao

42 - Sim, Em considerando o cuidado individualizado do paciente acomettido pela doenca ha significancia
ficando com internacdes alongadas em ambientes de cuidados intensivos com recursos sendo dispensado ao
mesmo. A inclusdo do medicamento portanto reduz os custos diretos e indiretos no tratamento.

52 - Sim, ver artigo Clique aqui
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Contribuiu como

Dt. contrib.
01/08/2019

Instituicdo de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Importancia do medicamento para tratamento da
doenca rara SHUa, visto que a doenca leva a um alto indice de mortalidade e morbidade. As lesoes sistemicas
provocadas pela patologia e lesdp renal,podem causar a perda da funcdo renal, necessitando tratamento
dialitco.

22 - Sim, Diversos artigos cientificos comprovam que o Eculizumabe possui eficacia e seguranga no tratamento Clique aqui
32 - Nao

42 - Sim, O custo beneficio do medicamento é adequado para a recuperacao da saude dos pacientes

acomentidos pela SHUa.

52 - Sim, Importante analisar os beneficios que o medicamento oferece. A doenca rara SHUa acomete Clique aqui
criangas e adultos, por isto o acesso facilitado ao uso do Eculizumabe, salvara muitas vidas e oferecera
qualidade de vida
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

01/08/2019

Sociedade médica

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A Sociedade Catarinense de Nefrologia solicita a
inclusdo do Eculizumabe no tratamento da Sindrome Hemolitica Uremica Atipica ( SHUa). Uma doenga
devastadora que acomete criancas e adultos. Ndo e uma doenca que afeta somente a funcad renal, com
lesoes sistemicas causando dano a orgdos vitais. Shua leva a uma desordem do sistema complemento,
resultando em anemia hemolitica microangiopdtica. Importante salientar que quase 80% dos pacientes
morrem, necessitam de didlise ou apresentam lesdo renal permanente em 03 anos. Outro dado que 33% a
40% de todos os pacientes morrem ou evoluem para doenca renal terminal com a primeira manifestacao
clinica apesar de Plasmaférese ou infusdo de Plasma ( PE/PI). Reforcando que na SHUa a atividade cronica e
descontrolada do complemento causa microangiopatia tromboticas, a piora progressiva da funcdo de 6rgdos
vitais e insuficiéncia de multiplos érgdos. E necessario e urgente a incorporacido do Eculizumabe para o
tratamento da doenca rara SHUa. O diagnostico e o tratamento de maneira adequada, e a utilizacdo do
Eculizumabe, preferencialmente de forma precoce; melhrores resultados serdo observados.

22 - Sim, Os estudos ocorrem em uma pequena populacdo, e ha uma grande variabilidade da apresentagao Clique aqui
clinica - Heterogeneidade- ao longo do curso da doenca. Todos os orgdos regulatérios aprovaram o

medicamento, reforcando a sua eficacia e seguranca. Ha um registro global de SHUa apresentando dados

interessantes e relevantes para analise do Ministerio da Saude. * Shaefer 2018 * Menne 2019 Socie 2019

32-Nao

42 - Sim, Até o presente momento ndao ha um consenso sobre a metodologia ideal ou adequada na avaliacdo
do impacto orcamentario para a doenca rara SHUa. Ha limitagdes evidentes para analise de custo efetividade,
custo utilidade e/ou andlises farmacoecon6micas para esta patologia. Visto que o paciente com doenca SHUa

necessitara de internacdes hospitalares, utilizagdo da UTI, outtros medicamentos etc... Seguramente havera
reducdo dos custos de uma maneira geral, ocorrendo a disponibilidade e facilidade de acesso do Eculizumabe.

52 - Sim, SHUa é uma doenca genética cronica e imprevisivel, e os pacientes estdo em risco de sofrer as Clique aqui
consequéncias da microangiopatia trombdtica. Como foi citado acomete pacientes adultos e pediatricos; o

estudo cita que 17% dos pacientes pediatricos progrediram para doencga renal terminal cronica apds a

primeira manifestacdo da microangiopatia trombdtica e 36% progrediram . para a Doenga renal terminal

cronica ou 6bito dentro de 05 anos . Hd uma diferenciacdao de SHUa de outras condi¢des clinicas que

apresentam Microangipatia trombdtica.No paciente transplantado, a microangiopatia trombdtica pds-

transplante ocorre em aproximadamente 68% dos pacientes com SHUa, como também a perda do enxerto.

Ou seja, , existia um doenca de base determinada ( SHUa) que nao foi diagnostica e tratada, o que levou a

perda do enxerto. Segundo o registro Global de SHUa, o risco aumentado da necessidade de didlise e pior

funcdo do enxerto, estdo associados ao atraso no tratamento com Eculizumabe.
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Dt. contrib.

Contribuiu como

01/08/2019

02/08/2019

02/08/2019

02/08/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Secretaria Estadual de
Saude

Empresa

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Essa é uma doencga extremamente grave , onde a
medicacdo salva a vida dos pa pentes

22 - Nao
32-Nao
42 - Ndo
52 - Nao
12 - Discordo totalmente da recomendagao preliminar. O Estado de Pernambuco atualmente ja tem pacientes

fazendo o uso da medicac¢do eculizumabe para o tratamento da sindrome hemolitica urémica com resposta
positiva. A inclusao do medicamento vai melhorar o acesso aos pacientes.

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. importante o medicamento incorporado ao
tratamento da SHUA

22 - Nao
32 - Nao
42 - Ndo

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

02/08/2019

02/08/2019

Profissional de saude

Instituicdo de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo parcialmente da recomendacdo preliminar. Nos brasileiros na maior parte dos casos copiamos a
experiéncia de centros e paises mais desenvolvidos e referéncias cientificas internacionais.NIH, Soc europeia,
japonesa estabelecem o eculizumab como tratamento de escolha para a SHUa. Na pratica, ndo ha tratamento
alternativo. Apesar da dificuldade do diagndstico de certeza, é uma doenca gravissima e aguda em que se
suspeitada, as medidas devem ser tomadas em poucas horas. O tratamento funciona bem e tem base
fisiopatoldgica pertinente. O CONITEC e o Ministério da Saude, na minha opinido, se omitem em estabelecer a
alternativa e a orientado terapéutica para a SHUa.

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

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. O Eculizumabe é o unico medicamento aprovado
pelos orgdos regulatérios para o tratamento da Sindrome Hemolitica Uremica Atipica ( SHUA). O diagnostico
guando realizado precocemente, e um inicio mais rapido do tratamento, levam a melhores resultados dos
pacientes portdores da doenca rara Shua.Os artigos cientificos comprovam a eficdcia e seguranca da droga e
baixo indice de eventos adversos. A pesquisa na busca de medicamentos para doengas raras, e tendo como
exemplo SHUa, sdo bastante complexas, tendo em vista que um ndimero reduzidos de pacientes (n) serdo
incluidos para andlise dos beneficios clinicos e seguranca a longo prazo. Serd um avango importante para o
tratamento da doenca rara citada, a incorporacdo do Eculizumabe no Ministerio da Saude, visto que muitos
pacientes sofrem com a patologia, poderdo ir para didlise ou a ébito, devido a gravidade da doenca.

22 - Sim, Como foi mencionado, diversos estudos clinicos e artigos cientificos publicados demonstram a Clique aqui
eficacia e seguranca do Eculizumabe no tratamento da SHUa. Estudos pivotais e estudos terapéuticos

adicionais envolvendo pacientes com SHUa - pediatricos e adultos - mostram resultados relevantes na

melhora dos parametros hematoldgicos e renais, além da seguranca e tolerabilidade, ou seja, os desfechos

primarios e secundarios comprovando a necessidade do tratamento com Eculizumabe ** Diagnostico e

tratamento precoce**

32 - Ndo
42 - Ndo

52 - Sim, Eculizumabe é o Unico tratamento indicado para criangas e adultos com Sindrome Hemolitica Clique aqui
Uremica Atipica ( SHUa). Devido a atividade persistente do complemento terminal e desregulacdo genética

da via alternativa em pacientes com SHUa; Eculizumabe inibe a Microangiopatia trombética mediada pelo

complemento. Aproximadamente 90% dos pacientes tiveram melhora ou normalizacdao hematologica em 02

anos. O tratamento continuo com Eculizumabe levou a melhora da funcdo renal ao longo de 02 anos. A

intervengdo precoce aumenta os beneficios clinicos, menor necessidade de didlise. ** A didlise foi eliminada

em até 83% dos pacientes durante 26 semanas de tratamento com Eculizumabe.
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Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

02/08/2019 Instituicdo de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Na Sindrome Hemolitica Uremica atipica, hd uma
atividade continua e descontrolada do sistema complemento, resultando em lesdo endotelial e
microangiopatia trombdtica. As lesGes sistémicas provocam danos irreversiveis aos orgdos vitais. Uma doenca
com alto grau de mortalidade que atinge criancas e adultos. Os estudos comprovam a eficacia e seguranca do
medicamento. A incorporagao do Eculizumabe e seu acesso aos pacientes é necessdria, pois muitos muitas
vidas podem ser salvas, quando diagnosticadas e tratadas o mais rapido possivel.

22 - Sim, Clique aqui

52 - Ndo Clique aqui

02/08/2019 Empresa 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar

02/08/2019 Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Resposta satisfatéria nos casos atendidos na pratica
clinica, com impacto positivo na sobrevida dos pacientes.

22 - Sim, Resposta clinica satisfatdria nos casos de SHUa em renais agudos, crénicos e transplantados renais.
32-Nao
42 - Nao
52 - Ndo

02/08/2019 Instituicdo de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar
22 - Nao
32- Ndo
2-Nao

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

02/08/2019

02/08/2019

03/08/2019

03/08/2019

03/08/2019

Instituicdo de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar
22 -Nao
32-Nao
42 - Ndo
52 - Nao
12 - Discordo totalmente da recomendacédo preliminar. Pois é uma medicacdo que melhora a qualidade de
vida do paciente
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao
12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Pacientes com SHUA s3o graves com pouca op¢ado
terapeutica. O uso dessa medicacdo podera reduzir riscos e complicacoes
22 - Sim, Estudos demonstram segurancia e eficacia
32 -Sim, Os custos sdo elevados , mais pode salvar vidas
42 - Nao
52 - Sim, S3o poucos os casos, considero que possa haver opgdes terapeuticas eficaz para reduzir
complicacaoi e salvar viidas nas doencgas raras.
12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A medicacdo tem efeito importante nessa condicao
rara; o uso adequado modifica a evolugado clinica dos pacientes.
22 - Nao
32-Nado
2-Nao

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

05/08/2019

05/08/2019

05/08/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A SHUa é uma doenca rara grave sistémica e
devastadora. O Unico medicamento disponivel atualmente é o eculizumabe. Para nés médicos que temos
pacientes com este diagndstico é uma situacdo agonizante diagnostica-los e ndo poder trata-los
adequadamente, sabendo da gravidade da doenca e, ja termos perdidos pacientes na mesma condicdo.

2 - Sim, Meu nome é Maria Helena Vaisbich CRM-SP 49436 e tenho inclusive uma publicacdo citada no
relatério da CONITEC. Na esperanca de colaborar, segue em anexo meu parecer sobre o relatério e minhas
sugestdes para a tomada de decisdo final por esta Comissao.

2 - Sim, Minha Unica sugestdo é avaliar comparativamente os gastos financeiros e os danos sociais de
incorporacdo do eculizumabe para o tratamento da SHUa e a manutencao da aquisicdao do medicamento via
judicializacdo. Certamente, os administradores sao melhor qualificados para avaliar esta questdo e fazer os
acordos necessarios para que este tratamento possa ser realizado com base em protocolo nacional.

2 - Sim, Nesta avaliacdo foram considerados valores das terapias de suporte muito aquém dos valores de
custo real e ndo pode ser avaliado um potencial acordo entre a indUstria e o governo para um ajuste racional
no preco da medicacao.

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. A Unica medicagdo disponivel para tratamento desta
doenca é o eculizumab. Varios autores como Fakhouri, Zuber, Langman, dentre outros publicaram diversos
artigos demonstrando a eficacia e seguranca da medicagdo. O parecer técnico da conitec estd mal embasado
e nao condiz com a realidade da pratica clinica. A incorporagdo desta medicagdo é essencial para estes

pacientes e para pratica médica, somente assim, nds médicos poderemos implantar protocolos de
tratamento eficazes e evitar mais pacientes evoluindo para ébito.

2 - Sim, Relato de caso de paciente brasileira que se beneficiou e meta andlise Clique aqui
32-Nao

2 - Sim, Dificil mensurar o valor de uma vida

2 _ Sim, E essencial que estas drogas de alto custo sejam incorporadas, pois sé assim o sus pode negociar

custo com os laboratérios e acabar com as judicializagGes

2 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. pacientes com SHUa e HPN tem indicagdo do uso de
eculizumabe, uma vez que este medicamento aumenta sobrevida e diminui risco de obito por complicacdes
relacionadas a doenca.

22 - Nao
32-Nao
42 - Ndo

2-Nao
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Dt. contrib. Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

05/08/2019 Profissional de saude

05/08/2019  Profissional de saude

05/08/2019  Secretaria Municipal de
Saude

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A Anemia Hemolitica urémica atipica, doenca rara
cujo os portadores se beneficiam com o uso do Eculizumab evitando a morte.

22 - Sim, Como nefrologista atuando ha muitos anos tanto na drea de nefrologia clinica e transplante renal, Clique aqui
nos deparamos, por vezes com pacientes portadores de SHUA que evoluiram para 6bito e/ou perda do

enxerto, porém mais recentemente com o uso da droga em questao, conseguimos que sobrevivam e, se

transplantados, mantenham o rim.

32 - Sim, Considerando que o paciente com SHUA fique em programa dialitico evidentemente recebendo Clique aqui
medicacdo que recupere sua funcdo renal, resulta em economia para o estado.

42 - N3o
52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar

22 - Sim, JA TRATEI 4 PACIENTES COM SINDROME HEMOLITICO UREMICA COM O ECULIZUMABE E A
RESPOSTA AO TRATAMENTO E INCRIVEL; SALVEI A VIDA DE TODOS E EM 3 CASOS RETIREI DA NECESSIDADE
DE TRATAMENTO HEMODIALITICO.

32 -Nao

42 - N3o

52 -Sim, PARA NOS MEDICOS, E FRUSTRANTE QUANDO NAO CONSEGUIMOS TRATAR/DIMINUIR A
MORBIMORTALIDADE DE PACIENTE JOVENS E COM DOENCA RARA. DIAGNOSTICAR UMA SINDROME

HEMOLITICO UREMICA NAO E DIFICIL PARA MUITOS, O TRATAMENTO E QUE SE TORNA DIFICIL VISTO A
INDISPONIBILIDADE DA MEDICACAO.

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Trata-se de sindrome grave com altissima mortalidade
e a medicacgdo eculizumabe representa a Unica modalidade terapéutica eficaz, devendo ser iniciada tdo logo
haja o diagnéstico

22 - Sim, Por tratar-se de sindrome grave e devastadora, antes sem tratamentos totalmente eficazes, o uso do
eculizumabe trouxe novos rumos para o tratamento, mostrando ser bastante eficaz no controle da hemolise,
dos eventos tromboticos e evitando a perda da fungdo renal

32 - Ndo
42 - N3o
52 - Nao

Pagina 53 de 98


http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/49016/10393631_312364.docx
http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/49016/10393631_312361.docx

Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

05/08/2019

05/08/2019

05/08/2019

Profissional de saude

Interessado no tema

Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Pela sua gravidade e potencial de evolugdo com dano
renal permanente, pacientes com SHUa devem ser considerados para tratamento com eculizumabe, e na
nossa experiéncia com casos no RJ, tivemos boa resposta, em paciente que de outra sorte evoluiriam para
necessidade de dialise por longo tempo.

22 - Nao
32- Ndo
42 - Nao
52 - Nao
12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. E urgente a incorpora¢dao do medicamento

eculizumabe para o tratamento dessa doenca rara Sindrome hemolitica uremica atipica.Altos indices de
mortalidade devido a dificuldade ao acesso.

22 - Nado Clique aqui
32-Nao
42 - N3o
52 - Ndo Clique aqui

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. ecuilzumabe é o melhor tratamento para SHUa

22 - Sim, Os tratamentos para SHUa sdo plasmaferese e ECULIZUMAbe. Entretanto o resultado com Clique aqui
ecuizumabe é muito superior, e a experiéncia clinica que temos corrobora toda literatura vigente nesta
doenga rara, mas de alta mortalidae

32-N3o
42 - N3o

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

05/08/2019

05/08/2019

Interessado no tema

Instituicdo de ensino

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. E dever do Ministério da Saude incorporar o
medicamento eculizumabe para essa doenga rara que na Constituicdo todos temos direito a salde e acesso
ao medicamento que ja foi aprovado em diversos érgdos regulatérios no Brasil e em outros paises.

22 - Sim, Conforme ja citado e os diversos artigos cientificos publicados sdo comprovados os beneficios do Clique aqui
medicamento na melhora dos sintomas clinicos da doenca .Qualquer cidadao possui o direito de acesso ao
medicamento e uma qualidade de vida que somente com o uso dessa droga isso e possivel.

32 -Ndo

42 - Sim, As doengas raras quando ndo tratadas causam custos maiores ao orcamento da unido.O uso correto
do eculizumabe no tratamento da SHUa promove a reducao dos custos diretos e indiretos ao ministério da
Saude.

52 - Sim, Reafirmo a importancia de uma analise cuidadosa do Ministério da Saude para a incorporacdo de um
medicamento que salva vidas.

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Sdo diversas pesquisas no campo de doencgas raras e
que resultam em medicamentos de alta qualidade, que reduzem a mortalidade e a morbidade e melhorando
a qualidade de vida dos portadores de uma determinada doenca rara. O Ministério da Saude deve incorporar
o Eculizumabe no tratamento da sindrome hemolitica urémica atipica, pois ha comprovacao cientifica, artigos
técnicos publicadas em revistas de alto fator de impacto. A eficacia e seguranca do medicamento em doencgas
raras estdo largamente comprovadas.

22 - Sim, E um desafio realizar estudos clinicos em doencas raras devido a um pequeno nimeros de Clique aqui
populacdo clinica, e devido a grande variabilidade dos sinais clinicos. Diversos drgaos regulatérios aprovaram

o medicamento e reforcando as suas evidencias clinicas. Estudos pivotais/registro global/estudo de extensado

a longo prazo demonstram os beneficios do uso do medicamento

32-Nao
42 - Sim, Ndo ha uma metodologia especifica e que analise o custo efetividade/farmaco economia no impacto
orcamentdrio das doengas raras, ndo existe um comparador que trate a causa de base da doenga. Porém

pode se levar em conta que o medicamento eculizumabe reduzird os custos de internacdes, dias de UTl e
outros gastos que sao observados para o tratamento da doenca.

52 - Sim, S3o varios anos de acompanhamento de Eculizumabe em muitos pacientes em diversos paises. Clique aqui
Demonstra um perfil de seguranca/farmacos vigilancia.SOCIE 2019MENNE 2019LEGENDRE 2013
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

06/08/2019

06/08/2019

06/08/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Instituicdo de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. O Eculizumabe é a Unica medicacdo atual para a SHUa.
Ndo ha disponibilidade de estudos de Fase 3 por ndo haver medicamento para o braco comparador.
Acompanho uma paciente jovem com SHUa que internou no poés parto com necessidade de didlise e a
resposta ao Eculizumabe foi fundamental para evitar evolucdo para insuficiéncia renal terminal e dbito. Nesse
contexto, ndo hd duvidas sobre a relagao custoxbeneficio da medicagao.

22 - Nao
32-Nao
42 - N3o
52 - Ndo
12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A Sindrome Hemolitica Urémica atipica € uma doenca

rara porém tem uma gravidade muito intensa podendo acarretar a morte do paciente e/ou acarretar uma
sobrevida insatisfatoria com baixa qualidade de vida

22 - Sim, Sou nefrologista pediatrico do servico de Nefrologia/IPPMG/UFRJ, onde tivemos alguns casos de
SHUa, que tiveram desfechos insatisfatorios , inclusive a morte. Esses pacientes com certeza teriam um
tratamento mais digno ,inclusive com desfechos bem diferentes, caso tivessem a sua disposicdo essa
medicacdo, jd comprovadamente Util para essa doencga.

32 - Sim, Acredito que os gastos com pacientes que evoluiiram para tratamento dialitico e para as familias que
perderam entes queridos, gerando tb uma perda econémiba justificaraim o gasto com a medicagdo.

42 - Nao

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. MUITO IMPORTANTE OS MEDICAMENTOS PARA
DOENCAS RARAS.

22 - Nao

32-Nao

42 - Ndo

52 - Sim, SAO DIVERSOS PACIENTES BENIFICIADOS PELA INCORPORACAO DO MEDICAMENTO PELO MS.0S
DIVERSOS ARTIGOS CIENTIFICOS COMPROVARAM A SEGURSANCA E EFICACIA DO MEDICAMENTO, TANTO
CRIANCAS COMO ADULTOS PODERAO SER SALVOS E APRESENTAR UMA EXELENTE QUALIDADE DE VIDA.
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

06/08/2019

06/08/2019

Instituicdo de saude

Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A SHUa OS PACIENTES ADULTOS E CRIANCAS ESTAO
EM RISCO IMEDIATO DE SOFRER AS CONSEQUENCIAS FATAIS DA MICRO ANGIOPATIA TROMBOTICA,
MEDIADA PELO COMPLEMENTO. ESTA ATIVIDADE CRONICA E DESCONTROLADA DO COMPLEMENTO DA
SHUa CAUSA LESAO ENDOTELIAL DE MANEIRA CONITINUA , LESOES SISTEMICAS COM DANOS AOS ORGAOS
VITAIS LESAO RENAL E MORTE SUBITA.IMPORTANTE . INCORPORACAO ECULIZUMABE QUE POSUE
SEGURANCA E EFICACIA COMPROVADA E MELHORA A QUALIDADE DE VIDA.

22 -Nao

32 - Nao

42 - Nao

52 - Sim, COMO JA FOlI M’ENCIONADO QUE A MEDICINA BASEADA EM EVDENCIA BENEFICIOS CLINICOS COM O
USO DO ECULIZUMABE E RELEVANTE A ANALISE NA REDUCAO DOS CUSTOS DIRETO E INDIRETO PROVIDOS

PELO ECULIZUMABE AO TRATARO PACIENTE DIAGNOSTICADO CORRETAMENTE COM OUM MEDICAMENTO
DISPONIVEL PELO MS.

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Relatério inconsistente, feito por pessoas que nao
conhecem a doenga sem experéncia clinica e sem mostrar as reais evidéncias da medica¢do.Fago parte de um
grupo, com 5 especialistas qu tems muita experiéncia com a doenca e estamos publicando o primeiro registro
brasileiro em shua. Deve ser pulicado ainda este ano.www.shuabrasil.com.br

22 - Sim, Doenca rara n tem como fazer estudo controlado randomizado, ainda mais quando se tem um
medicamento que é o Unico tratamento. seria hoje em dia anti ético.Existem varias publicagdes com
evidéncias fortes sore a eficacia na doenca. Sou nefrologista, e dentro das novas medica¢Ges da nefrologia,
esta foi a Unica que realmente fez diferenca na evolucdo de uma doenca. Tenho um ambulatério de doencas
raras com varios pacientes com shua e todos se beneficiaram muito!!!'E quando ficam sem a medicagao,
varios apresentam sintomas como cansaco, fadiga...A chance de recidiva aumenta e estes pacientes ficam
expostos a um risco muito alto de vida.

32 - Nao

42 - Nao

52 - Sim, Deve-se pensar que estes pacientes se tratando adequadamente e sobrevivendo, saindo da
dependéncia de hemodialise vao participar da renda familiar, ndo fard uma familia desetruturar, contribui p

estabilidade da familia, fica sem depender de beneficios da previdéncia ou aposentadoria. Estes sdo custos
indiretos que ndo contabilizam no custo.
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Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

06/08/2019  Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Como nefropediatra em contato direto com pcientes
portadores de SHUa do Instituto da Crianca do Hospital das Clinicas da FMUSP, considero as respostas clinica
e laboratorial eficazes, bem como uma droga segura. A droga (eculizumabe) mudou o prognostico de varios
pacientes que acompanho.

22 - Sim, vide artigos cientificos Clique aqui
32-Nao
42 - Nao
52 - Sim, Segue artigo com trial multicentrico 2 anos seguimento pacientes em uso de eculizumabe Clique aqui

(resultados e efeitos adversos)

06/08/2019 Profissional de saude 12 - Discordo parcialmente da recomendacgao preliminar. As evidéncias para tratamento de doencas raras sao
escassas e necessitam de muitos anos de uso da medicagao para que se consiga resultados num nimero
adequado de paceintes.

22 - Nao

32 - Sim, A andlise de custo das terapias renais substitutitvas ndo levou em conta os custos das complicagdes -
internagdes. Os dados sobre os custos e gastos destes tratamentos sdo escassos/inexistentes no pais e os
apresentados foram colhidos por opinido de especialistas.

42 - Nao
52 -Nao
06/08/2019  Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacédo preliminar. Tenho trés pacientes que responderam muito bem ao
tratamento com eculizumab inclusive saindo da hemodidlise.
22 - Sim, Baseada em evidéncia clinica
32 - Sim, Impacto financeiro em 3 pacientes fora da hemodialise
42 - Nao
52 - Nao

07/08/2019  Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendagao preliminar. é a Unica medicagdo disponivel e eficaz no tratamento
desta patologia

22 - Ndo
32-Nao
42 - Nao
52 - Ndo
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Dt. contrib.

Contribuiu como

07/08/2019

07/08/2019

07/08/2019

07/08/2019

07/08/2019

Instituicdo de saude

Secretaria Estadual de
Saude

Instituicdo de ensino

Interessado no tema

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Medicacao importante no tratamento da SHUa.

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar

22 - Nao
32-Nao

42 - Sim, O tratamento adequado reduz os custos nao computados das comlicacoes da doenca. Exemplo :
evita necessidade de hemodialise

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar
22 - Nao
32-Nao

42 - Sim, Os custos com as complicagdes dos pacientes que ndo sdo tratados com eculizumab ndo sao
computados nas analises.

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Nado
52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendagdo preliminar. E o tnico disponivel no mundo para a doenga.
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

07/08/2019

08/08/2019

08/08/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Pacientes necessitam do tratamento para prevencao
da necessidade de dialise nos casos em que a doenca afeta os rins.

42 - N3o
52 - N3o

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Sugiro a incorporagao do eculizumabe para grupos
selecionados de pacientes com SHUa

22 - Sim, O documento faz uma conclusdo baseado no fato de que ndo ha evidencias robutas demonstrando
beneficio do seu uso. Evidencias robustas sao compreendidas como clinical trials randomizados, cegos, com
amostra adequada, etc e revisdes sistematicas.No entanto, ha de se considerar que esta é uma doenca rara, o
que dificulta este tipo de estudo. Além disso, os desfechos sdo muito diversos: mortalidade, lesdo renal, AVC,
etc.

32 -Nao

42 - Nao

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A medicacdo em questdo é descrita em varios
trabalhos nacionais e internacionais na literatura medica como sendo a melhor opg¢do no tratamento da
sindrome hemolitico urémica atipica. Tenho experiencia no tratamento de duas pacientes com a referida
doenca que obtiveram melhora importante do quadro clinico, inclusive com suspensao da necessidade de
realizar hemodialise, impactando diretamente em mortalidade e morbidade dos pacientes. Alem disto, o
custo se justifica pela economia no longo prazo por evitar complicagdes renais, evitando custos com terapia
renal substitutiva, tais como hemodialise e transplante renal.

22 - Sim, Clique aqui
32-Nao
42 - Ndo
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

08/08/2019

08/08/2019

Profissional de saude

Instituicdo de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A Sindrome hemolitico urémica atipica é uma das
causas de sindrome de microangiopatia trombética (MAT). Antigamente varias doencas causadoras de MAT
eram tratadas da mesma forma, com plasmaférese, com resultados conflitantes. Desde 1998 com
conhecimento da fisiopatologia da Purpura trombocitopenica trombética e incorporacdao da ADAMTS13 na
pratica clinica vimos que os pacientes com esta doenca respondem bem a plasmafere e outros ndo. Ha cerca
de 20 anos passamos a entender a fisiopatologia da Sindrome Hemolitica Urémica atipica e o bloqueio do
complemento final com o eculizimabe modificou a histéria natural destes pacientes com reducao da
mortalidade e possibilitando melhora da fungao renal.

22 - Sim, A Sindrome Hemolitica Urémica atipica é uma doenga rara, que acomete criangas e adultous com Clique aqui
grave consequencia a saude inclusive morte. Uma coorte francesa com documentou 5% de mortalidade e
uma italiana 19%. Nesta mesmo coorte francesa 56% dos pacientes evoluiram com doenga renal cronica
terminal, ou seja, com necessidade de hemodialise no primeiro ano de doenca. Um grave problema também
é a grande possibilidade de recidiva no pds transplante renal, que a depender da muta¢do pode chegar 70-
80% dos casos com perda do enxerto renal podendo atingir 93% dos pacientes.A doenga é causada por uma
desregulacdo na via alternativa do complemento levando a ativacdo do complemento terminal, mais
precisamente com formacdo de chamado Complexo de Ataque a Membrana (CAM) que culmina com dano
endothelial grave e trombose microvascular com lesdo isquemica aos 6rgdo acometidos. A medicacdo
eculizumabe é um anticorpo que se liga ao C5 e boqueia a formacao deste CAM, esfriando o processo e
permitindo a recuperacdo tecidual. Por sua eficiencia e seguranga documentada ja foi aprovada e liberada
para tratamento desta doenca por drgaos controladores como FDA e ANVISA.

32-Nao

42 - N3o

52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Sdo diversos estudos clinicos e evidéncias cientificas,
drgdos regulatérios que aprovaram Eculizumabe, evidenciando a seguranca e eficacia do tratamento da

SHUa.Por ser doenca rara o nimero de pacientes é pequeno obvamente e hd uma grande variabilidade de
apresentacgodes clinicas ao ser diagnosticada a doencga.

22 - Sim, *MENNE 2019;*Shaefer 2018;* Siedlecki 2018
32 -Nao
42 - Sim, O tratamento de uma doenca rara como SHUa se tiver a facilidade de acesoo com Eculizumabe o

paciente apresentard beneficios clinicos, melhorando a qualidade de vida, Ndo sofrendo internacdes,
reduzindo assim os custos.Ndo havera redugao de custos para o Ministério com a liberagdao do medicamento?

52 - Sim, Sugestdo de literatura:1. laurence 2016;2. Shaefer 2016;3. Fakhouri 2018;4. Azoulay 2017
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

08/08/2019

08/08/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A medicacdo é fundamental para manter a vida dos
pacientes. Pelos principios do SUS a saude deve ser universal (um direito de TODOS, a incluir pacientes com
doencas raras, e cabe ao Estado assegurar esse direito), ter equidade (tratar desigualmente os desiguais,
investindo mais onde a caréncia é maior) e por fim integral (garantida do nivel mais basico e preventivo as
necessidades de mais complexidade).

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

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A SHU atipica faz parte dos diagndsticos diferenciais
em nossa pratica clinica. Acompnaho 3 pacientes com esta patologia. Houve estabilizacdo do quadro somente
apos inicio do eculizumabe. Experimentaram plasmaferese (com dificuldade para obter esta tGltima) sem
sucesso. Porém recomendo individualizacdo desta terapia:1) intervalo com base na eculizumabemia. Nao
manter dose preconizada 15-15 dias. 2) disponibilizar estudo mutacional para definir progndstico/dose e
intervalo adequado. Ou utilizar marcadores de hemdlise pra definir intervalos.

22 - Sim, A SHU atipica faz parte dos diagndsticos diferenciais em nossa pratica clinica. Acompnaho 3
pacientes com esta patologia. Houve estabilizagdo do quadro somente apds inicio do eculizumabe.
Experimentaram plasmaferese (com dificuldade para obter esta Ultima) sem sucesso. Porém recomendo
individualizagdo desta terapia:1) intervalo com base na eculizumabemia. Ndo manter dose preconizada 15-15
dias. 2) disponibilizar estudo mutacional para definir progndstico/dose e intervalo adequado. Ou utilizar
marcadores de hemdlise pra definir intervalos.

32 - Sim, A SHU atipica faz parte dos diagndsticos diferenciais em nossa pratica clinica. Acompnaho 3
pacientes com esta patologia. Houve estabilizacdo do quadro somente apds inicio do eculizumabe.
Experimentaram plasmaferese (com dificuldade para obter esta ultima) sem sucesso. Porém recomendo
individualizacdo desta terapia:1) intervalo com base na eculizumabemia. Ndo manter dose preconizada 15-15
dias. 2) disponibilizar estudo mutacional para definir progndstico/dose e intervalo adequado. Ou utilizar
marcadores de hemdlise pra definir intervalos.

42 - Nao

52 - Sim, A SHU atipica faz parte dos diagndsticos diferenciais em nossa pratica clinica. Acompnaho 3
pacientes com esta patologia. Houve estabilizacdo do quadro somente apds inicio do eculizumabe.
Experimentaram plasmaferese (com dificuldade para obter esta ultima) sem sucesso. Porém recomendo
individualizagdo desta terapia:1) intervalo com base na eculizumabemia. Ndo manter dose preconizada 15-15
dias. 2) disponibilizar estudo mutacional para definir progndstico/dose e intervalo adequado. Ou utilizar
marcadores de hemdlise pra definir intervalos.
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08/08/2019

08/08/2019
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Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Muitas criancas e adultos sofrem com a doenc¢a SHUa,
e nao conseguem o medicamento, que ja esta aprovado em diversos Paises. Quando o medico faz a pesquisa
e observa que excluiu todas as outras doencas; fica dificil fazer uso do Eculizumabe. Peco que o ministerio da
Saude facilite aos pacientes que sofrem muita com a doenca, e podem morrer subitamente.

22 - Sim, Como foi dito, a SHUa atinge qualquer faixa etaria. Na maioria das vezes ja ocorre na infancia, sendo  Clique aqui
gue muitas criangas podem ir a obito, ou doenga renal terminal cronica, se nao tiverem facilidade de

conseguir o medicamento, ao ser diagnostica a doenga.

32-Nao

42 - Nao

52 -Nao

12 - Discordo parcialmente da recomendacgao preliminar. Ha trés pontos importantes: a SHU atipica é doenga
rara, portanto ndo temos como ter ensaios clinicos randomizados. Segundo, as infecgdes meningoccdccicas
podem ser prevenidas com antibidtico junto com a dose do eculizumab e vacina. terceiro, concordo que
trata-se de medicagdo onerosa, contudo o numero descriti de pacientes previstos para uso da drogas estd
super-estimado, baseado nas publicacdes de diversos paises sobre a prevaléncia.

22 - Sim, Paciente fdo sexo feminino, 28 anos com SHU atipica (grave quadro de insuficiéncia renal aguda,
anemia hemolitica microangipatica, plaguetopenia) sem resposta as terapias disponiveis , iniciou eculizumab
com recuperacao cllinica. Ja passou por periodo criticos sem recorréncia da deonaca com a terapia.

32-Nao

42 - Nao

52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacédo preliminar. A medicacdo esta comprovadamente relacionada a
Unica medida eficaz na redug¢do da morbimortalidade da patologia em questdo, diminuindo esta forma custos

relativos a internacdes e diminuicdo da capacidade laborativa dos pacientes. Desta forma, necessita ser
incorporada.

22 - Sim, A medicacdo esta comprovadamente relacionada a Unica medida eficaz na reducdo da Clique aqui
morbimortalidade da patologia em questdo, diminuindo esta forma custos relativos a internagdes e
diminui¢do da capacidade laborativa dos pacientes.

32 - Ndo
42 - N3o
52 - N3do
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09/08/2019  Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Pacientes se beneficiam de terapia desde que utilizado
precocemente. Patologia col altissimo grau de morbidade.

22 - Sim, Resposta terapéutica boa na grande maioria dos pacientes , a depender a fase que se inicia a
terapéutica.

32 - Ndo
42 - Nao
52 - Ndo
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Profissional de saude
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12 - Discordo parcialmente da recomendacdo preliminar. Gostaria de contribuir para que se encontre um
modo racional de uso do medicamento, Unico tratamento eficaz conhecido e ja disponivel em varios paises
para o tratamento da SHUa.

22 - Sim, Considerando a recomendacédo prévia de ndo incorporac¢do ao SUS do medicamento Eculizumabe
para o tratamento de pacientes com Sindrome Hemolitico Urémica, encaminho a CONITEC algumas
consideragdes no intuito de contribuir para que se encontre um modo racional de uso do medicamento,
Unico tratamento eficaz conhecido e ja disponivel em varios paises para o tratamento da SHUa.:Do ponto de
vista das evidéncias clinicas, a de se considerar as publicacdes existentes até 2019, que demostram que
pacientes com SHUa que ndo sdo tratados tem risco vitalicio de comprometimento renal, evolugao da doenga
renal para estagio terminal, complicacdes extremas e morte prematura (Noris M et al. Clin J Am Soc

Nephrol. 2010; 5:1844—1859).Evidéncias existem de que o manejo com a troca de plasma / infusdo de plasma
pode melhorar os parametros hematoldgicos temporariamente, mas ndo no longo prazo (Fremeaux-Bacchi V
et al. Clin J Am Soc Nephrol. 2013; 8:554-562). O Unico tratamento aprovado para SHUa até o momento, que
mostra efetivo controle da doenca foi o Eculizumabe. (Noris M et al (2010) Clin J Am Soc Nephrol
5:1844-1859) Mais recentemente, os conceituados jornais Clin J Am Soc Nephrol, no seu volume 13, de 2018.
(https://doi.org/10.2215/CIN.00620117), e Pediatric Nephrology (Loirat C et al. Pediatr Nephrol 31: 15-39,
2016 e NEJM (Legendre CM et al. N Engl J Med 368: 2169-2181, 2013), revisaram as evidéncias publicadas
nos ultimos anos, sobre a indicacdo de uso de Eculizumabe no tratamento da sindrome hemolitico urémica
em adultos e criangas, detectando impacto altamente positivo na evolucdo desses pacientes, com dados
relevantes de eficacia e seguranca.Embora muitos sejam estudos de braco Unico ndo randomizados e
controlados (caracteristicos de estudos com doencgas raras), os resultados historicamente pobres do
tratamento dessa patologia, que mostram que 77% dos pacientes com muta¢Ses por CFH morreram ou
evoluiram para doenca renal terminal em 3 a 5 anos antes do uso da droga (Fremeaux-Bacchi V et al, Clin J
Am Soc Nephrol 8: 554-562, 2013; Noris M et al. Clin J Am Soc Nephrol 5: 1844-1859, 2010), justificam que
se observem esses estudos de modo diferenciado.Os achados de beneficio de uso de Eculizumabe foram
replicados em estudos posteriores, de extensao (Licht C et al. Kidney Int 87: 1061-1073, 2015), em estudos
prospectivos ndo randomizados (Fakhouri F et al. Am J Kidney Dis 68: 84—93, 2016 e Greenbaum LA et al.
Kidney Int 89:701-711, 2016) e, em analises de coorte. (Sheerinet al. QJM 109: 27-33, 2016). Nos estudos
prospectivos, a resposta completa da microangiopatia ao Eculizumabefoi alcancada em aproximadamente
65% dos casos apds 26 semanas de terapia em adultos (Legendre CM et al. N Engl J

Med 368: 2169-2181, 2013) e em crian¢as Greenbaum LA et al. Kidney Int 89: 701-711, 2016), populagado
particularmente dificil pelas dificuldades do uso de plasmaferese e riscos de sequelas de longo prazo. Estudo
de Kibriya Fidan et al. (Pediatric Nephrology 33(6):1-9) teve como objetivo estudar as manifesta¢des extra-
renais de SHUa na infancia e incluiu 70 criangas do Registro Nacional de SHUa da Turquia. A manifestagdo
extra renal mais comum foi o envolvimento do sistema neuroldgico (27%), seguido de gastrointestinal
(11,8%), cardiovasculares (7%) e respiratdria (7%). O envolvimento renal teve uma maior taxa de mortalidade
e pior filtragdo glomerular O tratamento com eculizumabe (com ou sem permuta de plasma / infusdo de
plasma) melhorou a funcdo renal e as taxas de recuperacdo dessas criangas, quando comparado com dados
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histéricos.Nilgun Cakar et al. (Nephron DOI: 10.1159/000487609) estudaram criancas com SHUa
diagnosticada antes dos 2 anos de idade, e mostrou que entre 146 pacientes incluidos no Registro, a doenca
ocorreu antes de 1 ano em 29 dos pacientes e com presenca de distUrbios neurolégicos em 40%. Mutagbes
causadoras de doenga foram observadas em 36% dos pacientes nos quais a analise genética foi realizada.
Terapia com plasmaferese foi realizada em 79% dos pacientes; e terapia com eculizumabe foi administrada
em 62% pacientes e em 5 pacientes como terapia de primeira linha. No total, 72% dos pacientes receberam
terapia de substitui¢do renal (TRS), 6% morreram devido a doenga aguda, e 4 (8%) receberam alta hospitalar
com recuperacao total. Outra populacdo, seriamente atingida pela SHUa e seu tratamento pregresso, é a de
transplantados renais. Uma analise post hoc foi conduzida e publicada recentemente (Legendre C. Transpl
Int. 2017 Dec;30(12):1275-1283) compilando os resultados agrupados de quatro estudos prospectivos,
abertos, ndo randomizados, de braco Unico, multicéntricos, de fase 2
(NCT00844545/NCT00844844eNCT00838513/NCT00844428,NCT01193348 e NCT01194973).Estes ensaios
avaliaram a eficdcia e seguranca do eculizumab em pacientes com SHUa, sendo 74 com rins nativos e 26 com
rins transplantados. Apds 26 semanas de tratamento, a média da taxa de filtracdo glomerular estimada
aumentou nos dois subgrupos. Somente dois pacientes desenvolveram infecgdes meningocdcicas; ambos se
recuperaram. O eculizumabe melhorou os resultados hematoldgicos e renais em ambos os subgrupos. Em
doentes com histéria de perda multipla de enxerto por recidiva de SHUa, o eculizumab protegeu o
transplante renal e sua fungao.

32 - Sim, Em relacdo aos aspectos econdmicos, devemos considerar que a licenca atual para o eculizumabe foi
dada em muitos paises para uso ao longo da vida, mas isso ndo foi baseado em evidéncias. Um estudo
recente, prospectivo de longo prazo (Menne et al. BMC Nephrology 2019) 20:125 (doi.org/10.1186/s12882-
019-1314-1), confirmou a eficacia e seguranca do eculizumabe no tratamento de SHUa, especialmente no que
se referiu a melhoria e manutengdo de fungao renal estdvel ao longo de 6 anos, com taxa muito baixa de
recidiva de microangiopatia no periodo. Estudou também, os pacientes que descontinuaram a droga ao longo
do tempo e observou que a mesma esteve associada a um maior risco de microangiopatia e tendéncia de
piora da fungdo renal ao longo do tempo. Esses achados confirmam uma andlise semelhante realizada
recentemente na populacdo do Registro Global SHUa (Schaefer F. Kidney Int. 2018 Aug;94(2):408-418. doi:
10.1016/j.kint.2018.02.029). Os subgrupos identificados com o maior risco de recidiva pds-descontinuacdo da
droga foram identificados e incluiram idade jovem e presen¢a de anormalidades genéticas e de
autoimunidade. Esses dados podem colaborar na melhor definicdo dos casos em que a interrupgao do
tratamento seria possivel e menos arriscada.

42 - Sim, As Diretrizes da International Society for Pharmacoeconomics e Outcomes Research recomenda a
busca sistematica de dados clinicos e econémicos e a aplicagdao de metodologias robustas para a inclusao de
novas tecnologias em saude. Em doencas raras, no entanto, varios fatores podem afetar a capacidade de
cumprir essas boas recomendacdes praticas. A SHUa apresenta, além da sua raridade e prevaléncia em
populagdo infantil, o risco alto de morte em algumas formas de apresentagao inicial (comprometimento
gestacional, pulmonar, cardiovascular etc.) e o risco de sequelas importantes, como doenga renal crénica,
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lesGes neuroldgicas irreversiveis e perda de transplantes renais. E em funcdo da severidade e gravidade,
mister é que se observe a melhor evolucdo dos pacientes quando comparados com os parcos tratamentos
disponiveis previamente, a saber, plasmaferese, que além de baixa eficacia, tem custo elevado e riscos a ela
associados, particularmente em criancas. Em funcdo do alto custo do tratamento, o National Institute for
Health and Care Excellence (NICE) da Inglaterra, publicou em 2015, o seu guia de uso de Eculizumabe no
tratamento de SHUa, disponivel em (https://www.nice.org.uk/guidance/hst1) e propde que o financiamento
de eculizumabe para tratamento crénico de SHUa, ocorra desde que seguidas as seguintes orientacdes:
coordenacao de prescricdo por centros especializados, implantacdao e monitoramento de registros do nimero
de pessoas com diagndstico de SHUa, doses e tempo de tratamento, estabelecimento de diretrizes nacionais
para inicio e suspensdo do tratamento por razoes clinicas e estimulo ‘a pesquisa para avaliar ajustes de dose e
suspensdo do medicamento. Além desses itens, que poderiam ser aplicados no Brasil para racionalizar o uso
de Eculizumabe, cumpre ressaltar que o Brasil necessita ainda garantir acesso, em centros especializados a:1.
exames diagndsticos para diferenciar PTT, SHU tipica e outras formas de microangiopatia trombética2.
dosagens de atividade do complemento e pesquisa de mutagdes, para que se possa melhor definir indicac¢des,
tempo de uso e suspensdo eventual da droga3. acesso emergencial ao medicamento em casos com risco de
vida e de sequelas graves, ou com transplante renal iminente, e em caso de recidiva da doencga pds suspensao
da droga. 4. vacinacdo completa para meningite e acesso antibidtico para protecdo de infec¢Ges por
Neisseria.

52 -Nao
12 - Discordo totalmente da recomendacédo preliminar. Importante para o tratamento de pacientes com Shua
22 - Nao Clique aqui

32 - Sim, Com a medicacdo disponivel e o tratamento adequado os pacientes tem menos internagdes por
complicacdes da doenca

42 - Sim, Nao fica precisando internar e utilizar o SUS

52 - Sim, O paciente tem qualidade de vida

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Importante para o tratamento de pacientes

portadores de Shua

22 - Sim, Varios artigos cientificos que trazem o seu beneficio. Clique aqui
32 - Sim, Menos internagdes hospitalares

42 - Ndo

52 - Sim, Clique aqui
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12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Importante ao tratamento de pacientes portadores de
Shua

22 - Sim, Clique aqui
32 - Sim, Menos gastos ao SUS

42 - Sim, Clique aqui
52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacado preliminar. A experiéncia brasileira com o uso da medicacdo é
muito boa e tem impacto drastico sobre a morbi-mortalidade nos pacientes pediatricos.

22 - Sim, Experiéncia clinica com bons resultados e pacientes em étimo estafo de salde e desenvolvimento.

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Importante para o tratamento e o agravamento da

doenga

22 - Sim, Evidencias mostram a importancia do tratamento Clique aqui
32 - Sim, Quando diagnosticada corretamente tem beneficios aos pacientes

42 - Sim, Economia para o SUS

52 - Sim, Clique aqui

12 - Discordo totalmente da recomendacéao preliminar

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

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar

22 - Sim, Clique aqui
32 - Sim, Clique aqui
42 - Ndo
52 - Nao
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Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia
Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar
22 -Sim, Clique aqui
32 -Sim, Clique aqui
42 - Nao
52 - Nao
Familiar, amigo ou 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar
cuidador de paciente
2-Sim, Clique aqui
2-Nao
2-Nao
52 -Nao
Instituicdo de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Ha diversas evidéncias mostrando a melhora clinica

dos pacientes com uso de Eculizumab e a melhora renal se o inicio é precoce. Minha experiéncia clinica
também vai de encontro com a literatura mundial, principalmente na faixa etaria pediatrica.

22 -Sim, Tenho 5 pacientes em terapia, todos com remissao completa da MAT Clique aqui
32-Nao
42 - Ndo
52 - Sim, Clique aqui

Profissional de salde 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A SHU atipica € uma entidade clinica de elevada
morbimortalidade, e o tratamento com eculizumab é altamente benéfico.

22 - Nao
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09/08/2019

10/08/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Sou pediatra, nefrologista pedidtrico e intensivista
pediatrico formado pela universidade de sdo paulo hd mais de 15 anos e acomanhei pacientes com sindrome
hemolitico uremica atipica nas eras pré e pos bloqueadores do comlemento terminal, sendo indiscutivel a
superioridade deste tratamento em relacdo aos demais métodos terapeuticos disponiveis. Ademais, integro o
grupo de estudo brasileiro de sindrome hemolitio-uremica atipica, compartilhando da experiencia de
diversos outros pprofissionais com experiencia nesta patologia.

2 - Sim, Discordo veementemente da critica sobre disponibilidade de evidencia cientifica que corrobore a
superioridade de eficdcia do eculizumabe em relacdo a outras terapeuticas. As regras de validagao cientifica
para doengas raras ndao pode ser uma extensdo das regras utilizadas nas doengas em geral. iH3 extensa
bibliografia atestando a ineficacia da plasmaferese ou infusdo de plasma em evitar os desfechos de
insuficiencia renal e obito na shua. Além de evidentemente a morbimortalidade do transplante rim e figado
tornar esta alternativa proibitiva. Tenho um paciente em tratamento com eculizumabe desde 2013. Paciente
pediatrico que saiu da didlise peritoneal apos 27 dias com a primeira infusdo do medicamento. Unico
momento em que 0 mesmo apresentou sinais de descompensacdo da doenca foi por desabastecimento e
descontinuacdo tempordria do tratamento. Em 6 anos, seguindo os protocolos de profilaxia e vacina¢do, ndo
houve um Unico evento adverso grave, o que esta em consonancia com a literatura e contrapoe a mensagem
do relatorio de que os eventos adversos graves sdo frequentes. Anexo artigos e texto escrito por mim
recentemente para prvtocolo interno do servico de nefrologia que integro, corroborandoe embasandominha
visdo.

2 - Sim, Considero que pacientes com a pouca sorte de serem acometidos por esta doenga rara nao podem Clique aqui
ser privados de um tratamento com tamanho impacto em suas vidas. A incorpora¢do do medicamento
permitird a formulacdo de protocolos que racionalizem a indicacdo e suspensao do eculizumabe, tornando-o
economicamente viavel frente a opcoes como uma vida de dialise e transplantes recidivados

42 - Sim, Acredito que o NICE é o orgdo com maior rigor expertise em determinar viabilidade economica de
um produto e acredito que transportando os argumentos da mesmo para nossa realidade, o impacto
economico da incorporacao seria ainda maior em uma sociedade com estrutura juridica tao imprevisivel

2-Sim, A impressao que tive é que o parecer tecnico que embasou a recomendagao preliminar do Conitec
foi formulado por profissionais que ndo conhecem a realidade das doencas ultra raras e tampouco foram
expostos a realidade do tratamento da shua nas eras pré e ppos bloqueadores do complemento terminal

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Discordo pelo fato de ja termos diversas publicacdes
médicas na literatura, que mostram a eficiéncia da medica¢do no tratamento desta patologia.

22 - Nao
32 - Ndo
42 - Nao
52 - Nao
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10/08/2019  Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A medicacdo ndo deixar de ser incorporada pois é um
tratamento que tem boa resposta clinica numa doenga com alta morbimortalidade.

22 - Sim, Fiz acompanhamento de uma pacte que fez tratamento pds transplante com boa resposta clinica. Clique aqui
32- Ndo
42 - Nao
52 - Nao

10/08/2019 Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendagao preliminar

22 - Sim, As limitagGes dos estudos clinicos relatadas no relatério como: ser ensaio clinico de fase I,
retrospectivo, sem comparador, aberto, ndo-randomizado, brago Unico, e de pequeno tamanho amostral,
ndo sao consistentes e apropriadas como limitagées quando se trata de andlise de estudos de doengas raras.

32 -Ndo

42 - Sim, O estudos mostram um claro beneficio do eculizumab no tratamento da SHUa, reduzindo a
possibilidade de que os pacientes evoluam para didlise. Os custos com a medicacdo contrapoe-se a grande
economia em relagdo aos elevados custos no longo prazo do procidimento dialitico e das complica¢des dos
pacintes com doenga renal crénica terminal.

52 - Ndo

10/08/2019 Profissional de satude 12 - Discordo totalmente da recomendacéao preliminar
22 -Nao
32- Ndo
42 - Nao
52 - Nao

10/08/2019 Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Essa medicacdo é indispensavel para o tratamento do
paciente e sem esse remédio o paciente pode vir a 6bito

22 - Nao
32 - Nao
42 - Nao
52 - Nao
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10/08/2019

10/08/2019

11/08/2019

11/08/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. E um medicamento essencial para o tratamento da
sindrome hemolitica urémica atipica, que salva a vida desses pacientes, que de outro modo nao receberiam
tratamento satisfatério

22 -Nao
32 - Nao
42 - Ndo
52 -Nao
12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Este é o Unico tratamento efetivo para sindrome

hemolitico urémica. O uso desta medicacdo pode reverter o comprometimento renal, evitando a progressao
para doenga renal crénica.

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. o eculizumabe tem se mostrado uma droga
importante no tratamento e recuperacdo da fungao renal em pacientes com Sindrome hemolitica atipica

22 - Sim, sou médica na santa casa de sdo paulo e ja fizemos uso da medica¢do com excelentes resultados e
retirando paciente do tratamento dialitico e prevenindo a necessidade de transplante renal e dbito

32 - Sim, a maioria da nossa populacdo nao tem condigdes financeiras de manter o uso da medicacao
42 - Nao
52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar
22 - Nao
32-Nao

2 - Nao

2-Nao

Pagina 72 de 98



Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

11/08/2019  Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Medicamento necessdrio para pctes com hpn

11/08/2019 Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar
22 - Nao
32 - Ndo
42 - Nao
52 -Ndo
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Profissional de saude
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12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. DISCORDO do parecer da CONITEC, pois ndo existe
duvida sobre a eficacia do eculizumabe na SHUa. A SHU é uma doenca muito grave, de alta mortalidade, alta
morbidade com complicagGes muito sérias. O paciente que sobrevive, pode ter doenca renal crénica que
afeta de maneira muito séria a qualidade de vida e tem uma mortalidade bruta de 17% ao ano, tem alta
complexidade e alto custo. Além disto os resultados do transplante renal em SHUa sdo muito ruins. O uso do
eculizumabe muda este quadro, reverte a microangiopatia trombdtica, previa e recupera a funcdo renal e
permite a realizacdo de transplante renal. A doenca é muito rara, mas quem ja acompanhou casos de SHUa,
quem ja usou eculizumabe em pacientes com SHUa e quem revisou a literatura pertinente sabe que a
medicacdo é extremamente efetiva e modifica de maneira dramatica a vida destes pacientes.Em relagdo as
reacOes adversas graves, ndo sdo comparaveis com as manifestacdes e consequéncias da SHUa.

22 -Sim, O UpToDate é uma das referéncias médicas mais importantes e atualizadas no mundo. Esta
claramente escrito que a decisdo de usar terapia anti-complemento deve ser baseada no diagndstico
presuntivo de microangiopatia trombdtica mediada por complemento, pois os testes confirmatérios nao
estdo prontamente disponiveis. Quando suspeitamos de microangiopatia trombdtica mediada por
complemento a terapia anti-complemento (ECULIZUMABE) deve ser iniciada O MAIS CEDO POSSIVEL) , e de
preferéncia dentro de 24 a 48 horas. O objetivo é evitar lesdo renal irreversivel (pproach to the patient with
suspected TTP, HUS, or other thrombotic microangiopathy (TMA).O UpToDate também confirma que o
eculizumabe é em geral bem tolerado. (Approach to the patient with suspected TTP, HUS, or other
thrombotic microangiopathy (TMA). www.uptodate.com ©2019 UpToDate, Inc)

32-Sim,

42 - Nao

52 - Sim, Tenho experiéncia com o uso do eculizumabe. E impressionante o efeito no quadro da paciente. O
uso do eculizumabe inclusive permitiu realizar transplante renal mesmo com mutacao que impedia a
realizacdo de transplante renal anteriormente. O efeito é muito claro e quando o fornecimento da medicacdo
foi interrompido ocorreu recidibva da doenca e quase perda de enxerto renal. O uso do eculizumabe
permitiu a retirada da paciente de dialise, permitiu transplante renal e atualmente temos uma profissional
trabalhadora, produtiva, integrada a sociedade e familia e com casamento marcada. Se eu tivesse familiar
com SHUa eu ndo teria a minima duvida em buscar todos os meios para usar eculizumabe. Portanto, penso o
mesmo para 0s meus pacientes.

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A medicacdo traz beneficios inquestiondveis aos
portadores de SHUA

22 - Nao
32 - Sim, Apesar do alto custo, trata-se de doenca rara e o beneficio é claro e inquestionavel
42 - Nao
52 - Ndo
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11/08/2019

11/08/2019

11/08/2019

11/08/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Sou nefrologista pediatrica e ja tive pacientes com
SHUAtipica que fizeram o eculizumabe com boa resposta clinica e recuperagao da fungdo renal apds seu uso
inclusiva saido da terapia dialitica.

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

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A SHUa é uma doenca rara e tem tratamento com o
medicamento eculizumab. Ndo é possivel privar pessoas do tratamento por causa do custo do mesmo.

Muitos medicamentos imunossupressores tem efeitos colaterais preveniveis e esse pode ser prevenivel. com
vacinagdo prévia. O medicamento deve ser liberado para tratar a doenca.

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 -Néao
12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. O Eculizumab tem sua indicacdo bem especifica e para

tanto, a investigacdao da SHUa necessita ser bem realizada. Considero que a ndo utilizagdo do mesmo, quando
indicada tera mais maleficios.

22 - Nao

32 - Sim, O Eculizumab é uma medicacao cara, mas podera ter seu valor reduzido a depender das politicas
farmacéuticas adotadas.

42 - Nao
52 - Ndo
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Profissional de saude

Sociedade médica

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A Unica alternativa para o paciente com SHUa
recuperar a fungao renal, se diagndstico firmado, é através do anticorpo monoclonal ano C5.

22 - Sim, Tenho 3 pacientes que sairam de Dialise ao utilizar o eculizumab.

32-Nao

42 - N3o

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. Para formas graves esta medicagao e a que controla a
doenca

22 - Nao

32-Nao

42 - N3o

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A medicacao tem embasamento cientifico suficiente
para sustentar a redugao da morbimortalidade em pacientes com Sindrome Hemolitica Urémica Atipica.

22 - Nao

32 - Sim, Apesar do alto custo da medicagdo, é importante a avaliagao do impacto da redugdo dos custos
hospitalares. Pacientes com SHUA, quando nao recebendo a medicagao Eculizumabe acrescentam
significativo as instituicdes no tocante a terapia dialitica e terapia intensiva. Estes custos impactam de
maneira significativa para as instituicdes que prestam servigo ao SUS.

42 - Ndo
52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar

22 - Sim, A Sociedade Brasileira de Nefrologia deseja contribuir com informacao cientifica contida no Clique aqui
documento em anexo.

32-Ndo
42 - Ndo
52 -Nao
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12/08/2019  Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar

12/08/2019 Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Por ser a SHUA uma doenca extremamente grave e
com potencial altissimo de complicagdes é direito constitucional da populacao ter acesso ao tratamento

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

12/08/2019  Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao

52 - Ndo
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12 - Discordo totalmente da recomendacédo preliminar. A sindrome hemolitico urémica atipica (SHUa) é uma
microangiopatia trombédtica rara e letal.A SHUa resulta da ativacdo crénica e descontrolada da via alternativa
do complemento, que ativa as plaquetas e causa danos ao endotélio. Quando tratada de forma inadequada,
a SHUa apresenta um alto grau de morbidade e mortalidade.Atualmente o Unico tratamento disponivel pelo
SUS para pacientes com SHUa é a plasmaférese. A troca ou infusdo de plasma é capaz de manter
temporariamente niveis normais de plaquetas e de desidrogenase lactica em alguns pacientes, mas nao é
capaz de eliminar a desregulacdao do complemento e os processos microangiopaticos trombéticos
subjacentes. A doenca renal cronica terminal ou o ébito ocorrem em aproximadamente 33 a 40% dos
pacientes durante a primeira manifestacdo clinica da Sindrome Hemolitico-Urémica atipica. Um ano apds o
diagndstico dessa sindrome, até 65% dos pacientes tratados somente com troca ou infusdo de plasma
apresentam lesdes renais permanentes, progridem para Doenga Renal Crénica Terminal ou morrem.
(Legendre CM1, Licht C, Muus P, Greenbaum LA, Babu S, Bedrosian C, Bingham C, Cohen DJ, Delmas Y,
Douglas K, Eitner F, Feldkamp T, Fouque D, Furman RR, Gaber O, Herthelius M, Hourmant M, Karpman D,
Lebranchu Y, Mariat C, Menne J, Moulin B, Niirnberger J, Ogawa M, Remuzzi G, Richard T, Sberro-Soussan R,
Severino B, Sheerin NS, Trivelli A, Zimmerhackl LB, Goodship T, Loirat C. Terminal complement inhibitor
eculizumab in atypical hemolytic-uremic syndrome. N Engl J Med. 2013 Jun 6;368(23):2169-81Sabe-se com
base em estudos cientificos que a maioria dos pacientes com SHUa tratada com plasmaférese isoladamente
pode apresentar remissdo hematolégica completa ou quase completa e ainda assim desenvolver Insuficiéncia
renal cronica terminal ou morrer. A terapia com plasma nao desempenha nenhum papel no tratamento em
longo prazo da SHUa. Numa revisao retrospectiva da Universidade de Duke de 2007 a 2013, do grupo de 22
pacientes com microangiopatia trombética sem deficiéncia de ADAMTS13, ou seja, o que seria reconhecido
hoje em dia como uma SHUa, cinco pacientes morreram no periodo de acompanhamento de 21 dias. (Pishko
AM, Arepally GM. Predicting the temporal course of laboratory abnormality resolution in patients with
thrombotic microangiopathy. Blood 2014; 124).0 Eculizumab é um inibidor do complemento terminal, um
anticorpo monoclonal humanizado que se liga com alta afinidade ao complemento humano C5 e bloqueia a
geracdo de C5a e C5b-9 prd inflamatdrias. Dados de estudos clinicos indicam que a inibicdo do complemento
terminal com eculizumab inibe a microangiopatia trombdtica mediada pelo complemento, melhora
significativamente a contagem de plaquetas e a funcdo renal entre os grupos de pacientes e esta associada a
recuperacao substancial dos rins e melhores desefechos clinicos em pacientes com Sindrome Hemolitico-
Urémica atipica.Nos Estados Unidos essa medicac¢do é utilizada com aval do FDA desde 2007 para o
tratamento de hemoglobinuria paroxistica noturna, e desde setembro de 2011 para o tratamento de
pacientes com Sindrome Hemolitico-Urémico Atipica. Os resultados da terapia com Eculizumab representam
um avango substancial no tratamento de pacientes que tém essa doenga sistémica grave e potencialmente
fatal.

22 - Sim, Em 10 de agosto de 2016 recebemos na clinica de hemodidlise UNIRIM a paciente T.K.A., de 25
anos, encaminhada para dar seguimento ao tratamento de hemodialise iniciado durante sua internacdo
hospitalar. Durante a internagdo foram realizados uma série de exames laboratoriais que mostravam anemia
hemolitica e plaquetopenia associado a quadro de insuficiéncia renal aguda. Posteriormente, veio o resultado
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da bidpsia renal com diagndstico histopatoldgico de microangiopatia trombdtica. Ao avaliar todo o quadro
clinico e laboratorial da paciente foi concluido que a mesma era portadora de Sindrome Hemolitico Urémica
Atipica (SHUa). Devido na ocasido ndo haver a medica¢do Eculizumab disponivel na rede publica e nem
tampouco disponivel para venda, foi dada entrada no processo para que a paciente recebesse a medicacdo
por doacdo.A paciente fez a primeira infusdo de 900mg de Eculizumab em 13 de setembro de 2016,
realizando infusGes semanais por quatro semanas, a chamada fase de indu¢do. Depois desse periodo passou
receber 1200mg a cada quinze dias, a chamada fase de manutenc¢do.A paciente apresentou melhora dos
niveis de hemoglobina e hematdcrito, e normalizacdo dos niveis de plaquetas, cerca de 20 dias apds o inicio
da medicacdo. Apresentou ainda redugdo progressiva nos niveis pressoéricos, com diminui¢ao na dose e na
guantidade de medicamentos anti-hipertensivos. Apresentou uma reduc¢do progressiva nos niveis de uréia e
creatinina, e em 23 de dezembro de 2016 foi tentado interromper o tratamento dialitico. Porém em 06 de
janeiro de 2017 necessitou reiniciar hemodidlise. A paciente permaneceu em hemodidlise até 23 de maio de
2017 quando apresentou recuperacao da funcdo renal e foi interrompido o tratamento dialitico por completo
com sucesso.

32 -Nao
42 - Nio

52 - Ndo
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12/08/2019

Instituicdo de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. O servico de nefrologia do hospital Federal de
Bonsucesso discorda completamente do parecer da conitec. O nosso servico é referéncia para o tratamento
desta doencga, Tem cerca de 12 pacientes em acompanhamento, todos tiveram beneficio no uso do
eculizumab. melhora da fungdo renal, saindo da hemodiélise.E essencial para que estes pacientes tenham
esta medicacdo incorporada, s6 assim evita-se a judicializacdo para uso de medicacgdo.

22 - Sim, seguranga para o paciente, eficacia. 87% dos pacientes evoluiram com recuperag¢do da fungdo renal  Clique aqui
32-Nao

42 - Sim, Tem que avaliar o impacto economico na vida dos pacientes, o quanto estes pacientes custam para
previdencia com beneficios, custo de hemodidlise e o impacto economico na renda familiar dos apcientes que
param de trabalhar, pais que ficam sem conseguir trabalhar para acompanhar seu filhos

52 - Sim, Para as instituicdes publicas é essencial incorporar estas medicagdes, pois assim trataremos estes Clique aqui
pacientes da melhor forma, com seguranca e poderemos montar protocolos de tratamento, inclusive
avaliando espagamento de dose, diminui¢do e inclusive parada de medicagdo nos que tiverem remissdo de
doenca, mas tendo dispdnivel a medicacdo em qualquer momento para retorno caso o paciente tenha uma
recidiva. isso podera diminuir muito o custo da medicacdo para o governo, viabilizando tratar os pacientes e
economizar dinheiro do sus.Descreveremos dois relatos abaixo, que tratamos, para mostrar a importancia da
incorporacdo:Caso 1lLactente de 10 meses, sexo masculino, previamente higido, admitido no Hospital Federal
de Bonsucesso em 19/02/2014 com histdria de trés dias de evolugdo de diarreia pastosa com muco sem
sangue associada a febre baixa intermitente, ndusea, prostracdo e palidez. Evoluiu com anemia e
insuficiéncia renal aguda, além de hematuria macroscdpica, edema e oliguria. Possui histéria familiar de
microangiopatia trombdtica materna confirmada por biopsia renal e irmao materno com histéria de SHU
atipica falecido por encefalopatia hipertensiva aos cinco anos.Com 36 horas de internagao foi transferido para
CTl e iniciada hemodidlise intermitente para melhor manejo volémico e de uremia. Mantinha hematuria
macroscopica, IRA oligurica, hipertensdao e hemdlise em franca atividade mantendo LDH aumentado e
esquizocitos em lamina periférica. Em 27/02/14 foi realizada primeira dose de Eculizumab® (300mg)
evoluindo com resposta satisfatéria: queda do LDH, estabilizacdo do hematdcrito, normalizacdo de plaquetas
e recuperacao da diurese e fungao renal. As doses foram repetidas a cada 14 dias, sendo a segunda feita em
6/3/14 e a terceira em 20/03/14. Evoluiu com aumento do débito urinario progressiva com ultima
hemodialise em 15/03/14 (total de 13 sessdes). Neste momento ja apresentava débito urinario satisfatorio e
auséncia de edema. Recebe alta hospitalar para seguimento ambulatorial e desde entdo faz Eculizumab® a
cada 14 dias mantendo diurese adequada e sem suporte dialitico até os dias atuais. Caso 2 Paciente, em
agosto de 2017, iniciou quadro de edema, oligoanuria e petéquias, exames laboratorias com anemia
hemolitica, plaquetopenia , elevacdo de escérias e complemento baixo ( C3), feito diagndstico de Sindrome
Hemolitica Uremica atipica . Iniciado terapia substitutiva renal ( hemodidlise) e infusdo de plasma devido a
hemolise grave . Em setembro de 2017, foi transferido para o H.Federal de Bonsucesso onde permaneceu em
hemodidlise diaria e com infusdo de plasma pois ndo disponibilizavamos da medicagdo para infusdo . Em 06
de outubro de 2016, faz a primeira dose do Eculizumab ( 600mg) , segue com mais trés doses ( 13/10; 27/10;
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10/11 ) e fica novamente sem a medicacdo pois as doses anteriores foram doag¢des . Em 08/11/2018
apresentou quadro de edema agudo de pulmao e IAM com alteragdo no ECO ( hipocinesia de paredes
anterior , antero-septal e segmentos basais ) e elevacdao de enzimas cardiacas . Na ocasido apresentava
diurese ( 4ml/kg/h), chegou a ser suspenso a hemodidlise , porém , por problemas na importacdo do
Eculizumab, fica sem a medicacdo por 01 més, retorna para a hemodidlise por anuria, faz mais uma dose da
medicacdo em 14/12/2017 e permanece sem a medicagdo por mais 02 meses . Em 07/02/2018 reinicia o
tratamento com Eculizumab nas doses de 300mg a cada 02 semanas e progressivamente vai melhorando a
diurese, porém mantinha anemia. Em 25/05/2018 faz nova indu¢do e em 15/06/2018 a didlise é suspensa por
boa diurese e controle metabdlico. Hoje, o paciente encontra-se bem clinicamente, peso de 20,3 kgs, boa
diurese, sem distlrbio metabdlico, com escérias ainda elevadas, porém progressivamente melhores. Ainda
hipertenso, em uso de trés anti-hipertensivos. Em 10/08/2018 foi ajustada a dose da medicag¢do para 600mg
conforme o peso .

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Apesar de uma medicacdo de alto custo o beneficio
para o paciente é muito importante.

22 - Nao Clique aqui

32-Ndo

42 - Nao Clique aqui
2-Nado
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12/08/2019

Sociedade médica

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. A Sociedade Catarinense de Pediatria -SCP - solicita ao
Ministério da Saude, a incorporacdo do Eculizumabe, no tratamento da Sindrome Hemolitica Urémica Atipica
( SHUa).A doenca quando ndo reconhecida ou tratada de forma inadequada, causa uma alta taxa de
morbidade e mortalidade, sendo que o Eculizumabe é o primeiro e Unico tratamento indicado para adultos e
criangas com a SHUa atipica.A taxa de mortalidade é mais alta nos pacientes diagnosticados na infancia, visto
gue é uma doenca que ndo causa somente danos a fungdo renal, mas sim lesdes sistémicas em todos orgdos
alvos. Diversos Estudos clinicos abertos, multicéntricos, prospectivos demonstraram eficacia e seguranca do
medicamento. A intervencgad precoce com o Eculizumabe, em pacientes adultos e pediatricos, aumentam os
beneficios clinicos. O Eculizumabe é uma nova era no tratamento da SHUa, surgiu como esperanca no
progndstico em curto e longo prazo, aos pacientes que sofrem com esta doenca devastadora. Atualmente
tem sido recomendado como primeira escolha no tratamento da Sindrome Hemolitica Urémica Atipica.

2 - Sim, Os Estudos pivotais e Terapéuticos adicionais, relatam os beneficios do diagndstico e tratamento Clique aqui
precoce; em pacientes adultos e pedidtricos. Normalizacao dos parametros hematoldgicos e melhora da
funcdo renal. SHUa é uma doenca associada a risco crénico de Microangiopatia Trombadtica( MAT)mediada
pelo complemento e com consequéncias ameacadoras a vida.Na SHUa um elevado percentual de pacientes
morrem, necessitam didlise ou tém lesdo renal permanente. Ha um numero pequeno de pacientes nos
Estudos clinicos, e grande variabilidade de apresentacdo clinica durante o acompanhamento da doenca. O
registro Global de SHUa,é um registro observacional,multicéntrico com informacées demograficas, clinicas e
genéticas dos pacientes portadores da patologia.

32-Nao Clique aqui

42 - Sim, Andlise Farmacoecondmica ( custo efetividade e custo utilidade) de doencas raras, tem diversas
limitagdes, pois ndo ha uma melhor metodologia ou consenso sobre o impacto orgamentario em doengas
raras. Importante ressaltar que com ao facilitar o acesso ao Eculizumabe, ocorrerdo menos internades
hospitalares ou uso de UTI - reducdo dos custos diretos e indiretos com o tratamento adequado e disponivel
pelo Ministerio da Saude.

2 - Sim, Ha uma diferenciagao da Sindrome Hemolitica Urémica Atipica de outras condigdes clinicas que Clique aqui
apresentam microangiopatia Trombdtica. Um dado relevante, é que 33% a 40% de todos os pacientes
morrem ou evoluem para doenca renal terminal com a primeira manifestacao clinica apesar de Plasmaférese
ou Infusdo de Plasma (PE/PI). Como foi citado, o Eculizumabe promove uma melhora da fungdo renal,
normalizagdo hematoldgica e redugdo ou elimina¢do da PE/Pl.Certamente com a disponibilidade do
Eculizumabe, muitas vidas poderao ser salvas.
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12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Baseado na andlise critica de diversas publicactes da
literatura, associado ao fato que em doencas raras a Efetividade (beneficios de tecnologia em condicGes
proximas do mundo real) seja tdo relevante quanto a Eficacia (beneficios de tecnologia em condig¢des ideais),
defendo que o eculizumabe seja incorporado para tratamento da SHUa no SUS. Os pacientes sdo poucos em
numero pois trata-se de uma doenca rara e os desfechos podem ser muito piores e mais honerosos que o
tratamento.

22 - Sim, Ja fiz minha contribuicdo como Diretora do Departamento de Nefrologia Pediatrica da Sociedade
Brasileira de Nefrologia.

32-Nao

42 - Nao

2-Nao
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12/08/2019

12/08/2019

12/08/2019

Outra

Profissional de saude

Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Posicionamento do servico de nefrologia pedidtrica do
hospital bardo de lucena -PE, onde ha atendimento ambulatorial e de uregencia de nefrologia pediatrica no
ambito do SUS

22 - Sim, Ha extensa evidenncia favoravel ao bloqueio do complemento terminal frente a outros métodos de  Clique aqui
tratamento da sindrome hemolitico uremica atipica. Esperar pela realizagao estudos multicentricos
randomizados dupol-cegos em doengas utlrarraras, quando a experiencia de especialistas, as evidencias
recolhidas nas series de casos e as recomendacoes das principais sociedades de nefrologia do mundo
apontam seguranca e beneficio do medicamento, pode levar ao prejuizo, inclusive perda definitiva de funcao
renal ou mesmo da vida de criangas e adultos. Incorporar e regulamentar as indicagoes e a suspensao do
eculizumabe é indiscutivelmente o melhor caminho neste momentopara garantir a sobrevida e o bem-estar
dos pacientes acometidos.

32 - Sim, Incorporar e regulamenrtar o bloqueador de complemento, permitindo precificacdo, criacdo de
protocolos e surgimento da cocorrencia é o caminho economicamente mais sensato, evitando os custos e a
imprevisibilidade da regulamentacdo.,Por entender que o paciente do SUS ndo deve ser privado de um
tratamento superior aos ora disponiveis e que independente de em que hospital esteja o paciente, nao
devemos decidir individualmete a viabilidade economica de um ato prescritivo; nos do servigo de nefrologia
pediatrica do hospital Bardao de Lucena indicamos o eculizumab nos casos de sindrome hemolitico uremica
atipica, conforme recomendacdo da literatura médica e protocolo do servico

42 - Nao
52 - Nao
12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. O eculizumab muda drasticamente a evolucdo da

doenca. Todos os casos em que ele foi usado os pacientes tiveram impacto estatisticamente significativo na
sobrevida de forma positiva.

22 -Nao
32-Nédo
42 - Nao
52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar
22 - Nao

2-Nao

2-Nao

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

12/08/2019

12/08/2019

Profissional de saude

Outra

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Pacientes jovens deveriam se beneficiar de uma prova
terapéutica diante do enorme impacto positivo em suas vidas nos casos de uma resposta satisfatoria.

22 - Sim, Tenho uma paciente jovem com SHUa que iniciou tratamento dialitico ap6s a gestagdo e recuperou a Clique aqui
funcdo renal com o uso da medicacao.

32 - Ndo
42 - Nao
52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. O Departamento cientifico de Nefrologia pediatrica
demonstra preocupacéo frente a posi¢cdo da Consulta Pdblica CONITEC/SCTIE N2 40/2019 referente a Opinido
pelo uso de Eculizumabe para sindrome hemolitica urémica atipica. A posi¢ao preliminar da CONITEC foi pela
nao incorporacdo desta medicacdo e a consulta publica aberta até a primeira quinzena de agosto visa obter
dados para que ocorra ou ndo a reversao para a incorporacao desta medicacdo.B sindrome hemolitico
urémica atipica é uma doenga rara que decorre da incapacidade do organismo de regular a cascata do
sistema complemento com a formagado do complexo de ataque a membrana e lesdo endotelial acarretando a
microangiopatia trombdtica de curso grave. Os membros do Departamento tiveram a oportunidade de
acompanhar cerca de 10 (dez) criangas portadoras de sindrome hemolitico urémica em nosso estado com um
curso da doenca grave com morte ou sequelas graves na maioria destas criangas. A utilizacdo da droga
bloqueadora da ativacdo da cascata do complemento até os estagios de ataque a membrana celular,
Eculizumabe em algumas destas criangcas mudou o curso desta doenca nestas criancas, com melhora
importante do desfecho e prognostico desta doencga.Por este motivo, solicitamos o posicionamento da
Sociedade de Pediatria do Estado do Rio de Janeiro para DISCORDAR da nao incorporagao do Eculizumabe
para pacientes portadores de sindrome hemolitico urémica atipica que necessitam desta
medicagdaoDepartamento Cientifico Nefrologia Pediatrica SOPERJ

22 - Nao
32 -Nao
2-Nao

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

12/08/2019

12/08/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacado preliminar. A Sindrome hemolitica urémica é uma doenca rara,
mas que se nao for adequadamente tratada apresenta altas taxas de letalidade. O uso de Eculizumabe
proporciona o controle clinico da enfermidade, com recuperacdo laborativa e da sadde do paciente,
conforme demonstrado nos Estudos clinicos.

22 - Sim, Estudos clinicos tem demonstrado efetividade do Eculizumabe no controle clinico da Sindrome
Hemolitica urémica atipica (N Engl J Med 2013; 368: 2169-2181 e Kidney Int 2015; 87:1061-1073.

32 - Ndo
42 - N3o
52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A SHUa é uma doenca rara e se nao controlada pode
levar a morte

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao

52 - Ndo
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Dt. contrib.

Contribuiu como

12/08/2019

Sociedade médica

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. SOMAPE - Sociedade Matogrossense de Pediatria,
solicita a Comissdo Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no Sistema Unico de Saude, a incorporacdo do
Eculizumabe no Tratamento da Sindrome Hemolitica Urémica Atipica. O mecanismo de transparéncia da
Consulta Publica ,e a participacdo de a Sociedade na tomada de decisdes da CONITEC; possibilita o pedido
com urgéncia da inclusdo do Eulizumabe no Tratamento da SHUa. Os pacientes diagnosticados com SHUa
apresentam risco imediato e continuo das complica¢Ges da doenca ( lesOes sistémicas e renal); sendo que um
grande percentual dos pacientes, necessitarao de didlise ou apresentardo lesdo renal permanente ou irem a
Obito. A Atividade continua e descontrolada do complemento, resultard em lesdo endotelial e risco de
Microangiopatia Trombética. Outro dado importante, que metade dos pacientes com SHUa evoluem para
dano renal permanente ou morte quando nao tratados adequadamente. H4 diversos estudos clinicos
comprovando a eficdcia e seguranga do medicamento no tratamento da SHUa, Como foi citado , SHUa
doenca rara que causa complicacGes progressivas e potencialmente fatais. Eculizumabe foi aprovado pelos
6rgaos regulatdrios, sendo a Unica droga recomendada como primeira escolha no tratamento da SHUa para
adultos e criangas. Quando o paciente é diagnosticado e tratado de maneira precoce, melhores resultados
serdo observados.

22 - Sim, Os estudos clinicos demonstraram a eficdcia e seguranga do Eculizumabe, sendo aprovado pelos Clique aqui
orgdos regulatérios em diversos Paises. Importante ressaltar que apesar de um numero pequeno de

pacientes nos estudos clinicos - SHUA é doenca rara - Ha um registro Global ( Schaefer 2018) que relata os

preditores clinicos e genéticos do fendtipo da SHUa e seus desfechos. Um registro observacional, ndo

intervencional, multicéntrico, apresentando informac¢Ges demograficas, clinicas e genéticas dos pacientes

com SHUa. Registros Internacionais, aumentam o conhecimento a respeito da doenca,avaliacdo e eficacia das

praticas terapéuticas e a seguranca dos medicamentos.

32-Ndo

42 - Sim, O Diagndstico de forma correta, e o uso do Eculizumabe de maneira adequada, fardo com que
menos pacientes sejam internados, utilizacdo de UTI, ou seja reducdo dos custos em geral.Existe dificuldade
de andlise farmacoeconémica em doencas raras.Ndao ha metologia especifica ou de senso comum para
anadlise do custo efetividade. O importante que com a viabilizagao do Eculizumabe, muitas vidas serdo salvas,
além de reducdo de varios custos provocados pela doenca.

52 - Sim, A SOMAPE reforca a necessidade de a Incorporacdo do Eculizumabe no tratamento da SHUa. A Clique aqui
doenca atinge qualquer faixa etdria, com grande mortalidade em criancas. Sdo 10 anos de acompanhamento

de dados de seguranca em pacientes com SHUa. A seguranca e eficadcia com Eculizumabe em criancas foram
documentados no estudo de Greembaum incluindo pacientes na faixa etaria de 5 meses e 17 anos. O Registro

Global relataram mais de 380 pacientes que tiveram apresentacdo inicial da doenca na faixa etaria pediatrica.

Pagina 87 de 98


http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/49016/10461902_312361.pdf
http://formsus.datasus.gov.br/novoimgarq/49016/10461902_312373.pdf

Dt. contrib.

Contribuiu como

12/08/2019

12/08/2019

12/08/2019

12/08/2019

Profissional de saude

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Profissional de saude

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Uma medicacdo que é pilar no tratamento do HPN
22 - Sim, Doenca rara que causa grande morbidade aos paciente risco de trombose e dbito do mesmo

32 - Sim, Como é para doenca rara ndo ha grande repercussdo para economia quando agente observa gastos
nao situagdes ndo apropriadas.

42 - Sim, Doenga rara

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar

22 - Nao
32 -Nao
42 - N3o

52 - Ndo

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar
22 - Nao
2-Nao

2-Nao

2-Nao

Pagina 88 de 98



Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao Referéncia

12/08/2019 Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. o eculizumabe tem modificado o progndstico destes
pacientes em relagdo a sobrevida, principalmente em relagao a doenca renal associada. A recuperacgdo da
funcdo renal nestes pacientes ja tem sido descrita em varios artigos e experiéncia relatada.

22 - Sim, experiéncia propria de crianca com internagdes frequentes e duas com necessidade de dialise por Clique aqui
insuficiéncia renal, apds iniciar eculizumabe ndo mas apresentou insuficiéncia renal, nem necessitou de
internagdes.

32 -Ndo

12/08/2019 Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. O Eculizumab é a melhor forma para controle da
Sindrome Hemolitico Urémica atipica. Nao faz o menor sentido retirar tal medicamento da lista do SUS, ou
nao inclui-lo nesta recomendacao.

22 -Nao
32-Nao
42 - Nao
52 -Nao

12/08/2019 Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar

22 - Sim, Tivemos no nosso servico de pediatria um paciente portador de shua que recuperou fung¢do renal
apos uso do eculizumabe e saiu da dialise.

32 - Ndo

42 - Sim, Apesar do alto custo da medicac¢do, o custo com seu ndo uso é ainda maior, com impacto cronico na
vida do paciente, necessidade de dialise, internagées frequentes e muitas vezes levando ao débito.

52 - Nao

12/08/2019 Profissional de saude 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar
22 -Sim,
32- Ndo
42 - Ndo
52 - Ndo
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Dt. contrib.

Contribuiu como

12/08/2019

12/08/2019

12/08/2019

12/08/2019

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo parcialmente da recomendacdo preliminar. acompanhamos pacientes no Hospital Federal de
Bonsucesso que parecem ter obtido melhor prognostico com o uso da medica¢do em discussao.

22 - Sim, Clique aqui

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

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar
22 - Nao

12 - Discordo parcialmente da recomendacao preliminar. Dos casos acompanhados e diagndsticas
precocemente e que estdo em uso de Eculizumab, a maioria mantém boa resposta com controle da doenca e
recuperacao da func¢do renal. Sdo poucos casos, mas com impacto importante para vida desses pacientes.

22 -Nao
32-Nao
42 - Nao
52 -Nao
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12/08/2019 Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendac3o preliminar. PORQUE EM CASOS DE SINDROME HEMOLITICO
UREMICO ATIPICA E O UNICO TRATAMENTO EFICAZ

22 - Sim, Sindrome hemolitico urémica é uma doenca devastadora e pode ser controlada com o uso da
medicacdo eculizumab

32 - Ndo
42 - Nao
52 - Ndo

12/08/2019 Profissional de saude 12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar
22 -Nao
32- Ndo
42 - Nao
52 - Nao
12/08/2019 Profissional de satde 12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Até o advento do eculizumabe o tratamento da
sindrome hemolitco urémica atipica era incerto com sucessivas tentativas de eficdcia incerta como

plasmaférese que tembém sdo muito dispendiosas e incorrem em risco de infeccdo por imunossupressao
excessiva sem trazer claro beneficio. O eculizumabe mudou a histdria natural da SHUa.

22 -Sim,
32 - Ndo
42 - Nao

52 - Nao

12/08/2019 Profissional de saude 12 - Concordo totalmente com a recomendacdo preliminar
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Ndo
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Dt. contrib.

Contribuiu como

12/08/2019

12/08/2019

12/08/2019

12/08/2019

12/08/2019

Instituicdo de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A doenca atinge pessoas jovens e pode trazer
sequelas graves com altos custos socio-econdnimicos pessoais e para a instituicées de salude

22 - Nao Clique aqui

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

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Medica¢do reconhecida na literatura médica como
tratamento de primeira linha para a Sindrome Hemolitica Urémica.

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacéo preliminar. Eculizumabe é eficaz para tratamento da sindrome
hemolitica urémica atipica.

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar
22 - Nao
32- Ndo
42 - Nao
52 -Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

12/08/2019

Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. O tratamento com eculizumabe é capaz de
proporcionar beneficio imensurdvel ao paciente, impedindo a cronificagcdo da doenga e retirando-o da
hemodidlise. E visto que este beneficio é proporcional ao tempo de inicio da medicacdo, ou seja, quando mais
rapido iniciar o tratamento especifico, maior chance de evitar a continuidade de hemélise e recuperar a
funcdo renal. Desse modo, a incorporac¢do do Eculizumabe para tratar SHUa se faz necessaria e urgente.

2-Sim, O relatdrio técnico da CONITEC considera que “existem incertezas sobre a eficacia do eculizumabe”.
Segundo a literatura internacionall, a SHUa possui consequéncias potencialmente fatais que a difere quanto
a gravidade e evolugao clinica da SHU. A SHUa pode resultar em morte e lesdo renal progressiva; 33-40% dos
pacientes morrem ou evoluem para doenca renal terminal com a primeira manifesta¢do, apesar de
plasmaférese/infusdo de plasma; 79% dos pacientes com SHUa, apds trés anos de evolugdo clinica, vdo a
6bito, necessitam de didlise ou tém lesao renal permanente. Os estudos evidenciam que o uso da
plasmaférese é recomendado para normalizar os padrdes hematoldgicos, porém nado recuperam a fungao
renal.Estudo internacional (An audit analysis of a guideline for the investigation and initial therapy of diarrhea
negative (atypical) hemolytic uremic syndrome, 2014) disponivel no Uptodate.com.br evidencia inicialmente
bons resultados com o uso da plasmaférese para tratar SHUa. Porém, outro estudo disponivel em
Pubmed.gov.br (Evaluacion critica de eculizumab para el sindrome hemolitico urémico atipico, 2016) analisou
um grupo de 273 pacientes com SHUa tratados com plasmaférese, durante 3 anos, resultou em 2/3 de
pacientes adultos que evoluiram para hemodialise ou dbito.Ao acompanhar pacientes com SHUa, observei
por meio do célculo do Chronic Kidney Disease Epidemiology Collaboration houve recuperacdo renal
somente apods o uso do medicamento Eculizumabe em comparacgdo ao uso da plasmaférese.Sabe-se que a
plasmaférese terapéutica proporciona melhora transitéria do quadro clinico, porém nao recupera a perda da
fungdo renal nem tdo pouco reduz o risco de cronificacdo do quadro renal por ndo tratar a causa base do
problema. Deste modo, o tratamento com eculizumabe é capaz de proporcionar beneficio imensuravel ao
paciente, impedindo a cronificacdo da doenca e retirando-o da hemodidlise. E visto que este beneficio é
proporcional ao tempo de inicio da medica¢do, ou seja, quando mais rapido iniciar o tratamento especifico,
maior chance de evitar a continuidade de hemdlise e recuperar a fungdo renal.

2-Nao

2-Nao

2 - Sim, Segundo a literatura internacional (Atypical Hemolytic Uremic Syndrome (aHUS): Essential Aspects of
na Accurate Diagnosis, 2016), que aborda os critérios diagnésticos em SHUa, afirma que os exames genéticos
ainda ndo sdo capazes de confirmar o diagndstico de SHUa uma vez que 30% das mutagdes ainda nao foram

identificadas e registradas. O quadro clinico classico de SHUa e exclusdo diagndstica de outras doencas
parecem ser fortes indicadores para a conclusao diagndstica e condugdo do tratamento.
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Dt. contrib.

Contribuiu como

12/08/2019

12/08/2019

12/08/2019

12/08/2019

Instituicdo de ensino

Profissional de saude

Instituicdo de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao Referéncia

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar

12 - Discordo parcialmente da recomendacao preliminar. A possibilidade de reconhecimento e manejo da
SHUa representa uma alternativa ao emprego continuado de didlise em pacientes selecionados, e reducao
das morbidades associadas e melhora da qualidade de vida.

22 - Sim, A SHUa deve ser diagnosticada com o rigor previsto na literatura (Legendre et al, NEJM, 2013;
Laurence et al, Clin Adv Hemat & Oncol, 2016; Licht et al, Kidney Int, 2015), e a sele¢do de pacientes deve
levar indicadores clinicos de resposta em consideracdo para elegibilidade. Nos estudos acima, ndo ocorreram
meningococcemias conforme apontado no relatério da Conitec. Além disso, a resposta de ~80% é
clinicamente relevante.

32-N3o
42 - N3o

52 - N3do

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar
22 - Nao
2-Nao
2 - Nao
52 - Nao
12 - Discordo parcialmente da recomendacdo preliminar. Indicacdo do Eculizumab é clara para pacientes com

diagnostico de SHU atipica na sua fase aguda e em pacientes com SHU atipica que serdo submetidos a
transplante renal.

22 - Sim, Necessario dados com especialistas sobre uso em paciente com Doenga renal cronoca secundaria a
SHUa em dialise crénica

32 - Sim, Necessario esforgos para abaixar o custo da medicacao.
42 - Nao

52 - Ndo
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

12/08/2019

12/08/2019

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Profissional de saude

12 - Concordo totalmente com a recomendacao preliminar. Ndo favordvel a incorporacao soé Sus

42 - N3o
52 - N3o

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. A SHUa, principalmente a microangiopatia trombotica
apos transplante de celulas-tronco hematopoieticas, tem elevadissima letalidade e o eculizumabe é a unica
estratégia terapéutica com resposta satisfatoria e que proporciona chance de sobrevida aos pacientes.

22 - Sim, A microangiopatia trombotica apds Transplante de Celulas-tronco hematopoiéticas é uma Clique aqui
complicacdo extremamente graveA sobrevida para pacientes tratados com o bloqueador do complemento

terminal eculizumab (“Tratado”, n = 30) e controles histéricos de estudo observacional prospectivo TA-TMA

com as mesmas caracteristicas de alto risco da TMA que fizeram ndo receber eculizumab ("Untreated"”, n =

11) foram calculados usando Kaplan-Meier e log rank testes comecando no diagndstico TA-TMA para avaliar a

significancia estatistica. Os pacientes com TA-TMA de alto risco que receberam terapia com eculizumab

tiveram 62% de sobrevida, comparado com 9% nos ndo tratados (p = 0,0007).Ref: Sonata Jodele,a,*

Christopher E. Dandoy,a Kasiani C. Myers,a Javier El-Bietar,a Adam Nelson,a Gregory Wallace,a and Benjamin

L. Laskin.New approaches in the diagnosis, pathophysiology, and treatment of pediatric hematopoietic stem

cell transplantation-associated thrombotic microangiopathy.Transfus Apher Sci. 2016 Apr; 54(2): 181-190.

32-Nao

42 - N3o

52 - Sim, Prezado senhor: a microangiopatia trombotica apds transplante de células-tronco hematopoiéticas é
uma das formas mais graves de SHUa, com consequéncias catastréficas para os pacientes e resposta pifia a
quaisquer métodos alternativos que ndo a inibicdo de complemento. Estes pacientes ja foram submetidos ao
transplante, procedimento de alto custo, e a falta de tratamento adequado da microangiopatia tras risco
iminente de morte para estes pacientes ja tdo doentes. Pedimos, assim, a sua consideragdo na aprovagao
para a indicacdo de microangiopatia apds transplante de células-tronco hematopoiéticas, uma vez que o
impacto econdmico é minimo, pelo nimero restrito de pacientes, e o beneficio imenso.
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao Referéncia

12/08/2019

12/08/2019

Instituicdo de saude

Instituicdo de ensino

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. Discordamos como instituicdo de ensino e pela
casuistica do nosso hospital com alguns casos ja diagnosticados e tratados com sucesso com Eculizumabe.O
medicamento tem aprovacdo da ANVISA e drgdos internacionais de renome como FDA(Food and Drug
Administration) e EMA (European Medicinis Agency) e como os pacientes portadores de SHUA estdo em risco
de morte ou de desenvolver Doenca Renal Cronica seria antiético realizar estudos comparativos a placebo.A
SHUA é uma doenca genética sistémica e cronica e imprevisivel e é causada por uma MAT (microangiopatia
trombdtica) ndo imune, caracterizada por hemolise, trombocitopenia e dano a 6rgdo alvo. A doenca deve ser
diferenciada das outras causas principais de MAT para se fechar o diagndstico.Quando a SHUA é
desmascarada apds o Transplante Renal a taxa de perda do enxerto em 5 anos é de 64%, sendo que o KDIGO
recomenda o uso profildtico de Eculizumabe para os pacientes com alto risco de recorréncia da doenca apds
o transplante.Os estudos pivotais demonstram eficacia do medicamento tanto em adultos como em criangas,
com melhora da TGFe(Taxa de Filtragao Glomerular Estimada) em 26 semanas de 54% para os pacientes
adultos e 86% para os pediatricos.Socie (2019) e Menne (2019) apresentam dados de eficacia e seguranca no
longo prazo com 10 e 6 anos respectivamente de acompanhamento de farmacovigilancia, confirmando o
perfil favoravel do uso do Eculizumabe , inclusive em criangas.Sabe-se que a SHUa é uma doenca crénica e o
tratamento com plasma (infusdo de plasma ou plasmaferese) em longo-prazo determina alta taxa de novos
eventos de MAT, evolugdo para DRCT e 6bito (Roumenina LT).Portanto a incorporagao deste medicamento
seria primordial para se ter acesso rapido no tratamento dos casos de SHUa pela importancia do inicio
precoce para se preservar a vida ou evitar que o paciente desenvolva Doenca Renal Cronica e necessite
realizar se¢0es de Hemodialise, 3 vezes por semana durante 4 horas cada, comprometendo a sua vida social,
laboral e sua auto-estima.

22 - Nao Clique aqui
2-Nao
2-Nao

52 - Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. As pesquisas para o tratamento de doencas raras

trazem resultados positivos e medicamentos inovadores. O Eculizumabe é a Unica droga indicada e

recomendada para o tratamento sindrome hemolitica urémica atipica. Diversos artigos cientificos

compravam a eficacia e a seguranca de seu uso. Por isso que o Ministério da Saude reavalie a incorporacao
para o tratamento de doencas raras que causam alta mortalidade.

22 - Nao Clique aqui
32-Nao
42 - Nao

2-Nao
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12/08/2019

12/08/2019

Profissional de saude

Instituicdo de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacdo preliminar. Hoje o Eculizumab é a medicacdo de escolha para o
tratamento da IRA na SHUa, com impacto recuperagao da fungao renal se iniciado de forma precoce.

22 - Sim, DOI: 10.1056/NEJM0a1208981DOI: 10.1038/ki.2014.423

32-Nao

42 - N3o

52 -Nao

12 - Discordo totalmente da recomendacgao preliminar. A SHUA é uma doencga devastadora e decorrente de
uma ativagao crénica descontrolada da via alternativa do complemento, causando dano endotelial. O
progndstico nestes casos é reservado. Na primeira manifestacao clinica, cerca de 33% a 40% dos pacientes
vao a Obito ou progridem para DRCT(Doenca Renal Cronica Terminal) e 65% dos pacientes vao a dbito,
requerem didlise ou apresentam dano renal permanente no primeiro ano apds o diagndstico, apesar de

plasmaferese e/ou infusdo de plasma.Eculizumabe é o Unico inibidor de complemento aprovado pela ANVISA
para uso em SHUA com resultados comprovados por estudos cientificos.

22 - Sim, Clique aqui
32-Nao
42 - Ndo
52 - Nao
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Profissional de saude

12 - Discordo totalmente da recomendacao preliminar. A doenca é ultrarara. Existem ~200 pacientes no Brasil
em tratamento. Eculizumabe é, por enquanto, a Unica medicagao eficaz no controle da doenga.
Plasmaferese pode ter beneficio em alguns pacientes na fase aguda. Dependento do gendtipo, a resposta
pode ser excelente ou nenhuma. Plamaferese / imunopssupressores sdo o tratamento de escolha na
presenca do anticorpo anti fator H ( ndo dosado no Brasil atualmente) , e responsavel por ~10% doas casos.
22 - Nao

- Sim, Existem na literatura diversas publica¢Ges , ndo consideradas no parecer inicial , que demonstram
resultados favoraveis apds suspensdo do tratamento e acompanhamento dos pacientes para recidiva da
doenga. Provavelmente a maioria dos pacientes que seriam elegivies para descontinuagdo do tratamento,
nao usardo este recurso pelo receio de que, se tiverem um recidiva da doenga, ndo terdao acesso novamente
ao medicamento , sendo, por demanda judicial. Garantir o acesso no caso da apresentacao inicial e da
recidiva facilitaria a proposta de suspensdo do medicamento.

w
[[Y)

a2 - Sim, O Brasil deveria seguir as diretrizes do National Institute for Care and Excellence (NICE), do Reino
Unido, usando incorporagdo da tecnologia para o tratamento da SHUa nas seguintes
condicbes:1.Coordenacdo do uso de eculizumabe por meio de um sistema de monitoramento decentros
especializados para registrar o nUmero de pessoas com diagndstico e em uso deeculizumabe, bem como o
regime posoldgico e duragao do tratamento; 2.Elaboragao de um protocolo clinico nacional para uso do
medicamento3.Programa de pesquisa, financiado pelo governo, para avaliar a necessidades de manutencado
da dose e interrupgao do tratamento.

2 - Sim, Investimento inicial para investigagdo de anticorpos anti-CFH , ( aproximandamente 10% do total de
casos) , exame disponivel sob importa¢do , pode modificar o tratamento de longo prazo, usando-se
imunossupressores ( rituximab) por tempo limitado. Investimento inicial para investigacdo genética de todos
os pacientes em tratamento , pode permitir selecionar aqueles pacientes elegiveis para descontinuacdo do
tratamento . Centogene ( Alemanha), custo ~ 5000 euros / paciente .
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