Contribuicdes da Consulta Publica - Formulario Técnico - Risdiplam para o tratamento de atrofia muscular
espinhal - AME - tipo | - Conitec
Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao
01/12/2021 Interessado no tema 12 - Ndo tenho opinido formada. N3o sei
22 - Ndo dar
32-Nao dar
42 - N3o dar

52 - Ndo dar

01/12/2021 Interessado no tema 12 - Ndo tenho opinido formada
22 - Ndo
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao

01/12/2021  Familiar, amigo ou 12 - Ndo tenho opinido formada. Nao
cuidador de paciente

22 - Nao
2-Nao
2-Nao
52 - Nao
01/12/2021  Profissional de satde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Principal beneficio é por ser via oral, permitindo que as criancas possam fazer o

tratamento domiciliar e a administracdo para criangas que usam sonda, minimizando a dificuldade de adesao para os pacientes
que estdo localizados em regides mais remotas.

22 - Dados de eficdcia e seguranga robustos.
32-Nao
42 - Mostrou reduzir impacto orcamentdrio na avaliagdo de 7 anos.

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

01/12/2021 Profissional de saude 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Acredito que é um direito do paciente e uma forma eficaz de controle

22 - Se tiver atendendo paciente sim

52 - Técnica

02/12/2021 Profissional de saude 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
22 - Nao
32 - Ndo
42 - Ndo
52 - Nao

03/12/2021  Familiar, amigo ou 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
cuidador de paciente

22 - Queria mais estou desempregado
32 - Gostaria mais estou sem trabalhar
42 - No momento nao pq estou desempregado

52 - No momento nao

03/12/2021 Interessado no tema 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao

03/12/2021 Interessado no tema 12 - Ndo tenho opinido formada. Ainda nao tenho Uma opinion formada
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

06/12/2021

06/12/2021

07/12/2021

07/12/2021

Profissional de saude

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Descrigao da contribuicao

12 - N3o acho que deve ser incorporado no SUS. Sai mais barato fazer screening genético da populagao e oferecer fiv do que
custear o remédio por paciente

42 - N3o
52 - N3o

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

22 - Sim deve ser incorporado ao SUS, porque é um remédio muito caro e as familias ndo tem como dispor desse valor para pagar
o tratamento de seus, e porque os brasileiros pagam muito impostos para encher o bolso dos politicos que ndao fazem nada para
melhorar o nosso Brasil , essa criancas sao seres humanos que precisam ser salvos.

32 - J4 contribuo com as promocdes e impostos que eu pago.

42 - J4 contribuo comprando rifas ,participando de outros eventos organizado pelo povo de Nossa Patria Amada a qual se chama
Brasil ,que luta pelo seu povo e seu semelhante.

52 - Participo de rifas , bazares e outros eventos.

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. A medicagdao assim como o spinraza, e de extrema necessidade para o sobre vida
do paciente com AME, e a vida vem em primeiro lugar.

22 - Nao
32 - Nao
42 - Nao

52 - Nao
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
22 - Nao
32 - Ndo

42 - N3o
52 - No
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao

07/12/2021

07/12/2021

07/12/2021

07/12/2021

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Como um medicamento eficaz para o tratamento da AME, deve ser incluido na
lista de medicamentos fornecidos pelo SUS, principalmente pelo alto custo.

22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Ndo
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. E preciso trazermos para o Brasil possibilidade de vida a nossas criangas com AME.

E um absurdo termos que vender a alma para levar nossos filhos e ou parentes para fora do nosso pais para serem tratados e
escolher viver.

22 - Ndo
32 -Nao
42 - Nao

52 - Nao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

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

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
22 - Nao
2-Nao

2-Nao

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

07/12/2021  Familiar, amigo ou 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
cuidador de paciente

42 - N3o
52 - N3o

07/12/2021  Profissional de satde 12 - N3o tenho opinido formada. Ndo tem comentarios
22 -Sim
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao

07/12/2021  Profissional de saude 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. O medicamento beneficiara muitas criangas com AME que ndo tem acesso ao
Zolgensma pelo custo altissimo.

22 - Nao

32 - Com essa possibilidade do medicamento e funcionamento pelo SUS, varias familias ndo irdo pedir para a Unido o valor do
Zolgensma.

42 - N3o

52 - Ndo

07/12/2021 Profissional de saude 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
2-Nao
2-Nao
2-Nao

2-Nao

07/12/2021 Interessado no tema 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
22 -Ndo
32 - Nao
42 - Nao

52 - Ndo
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Dt. contrib.

Contribuiu como

07/12/2021

08/12/2021

08/12/2021

09/12/2021

09/12/2021

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Interessado no tema

Profissional de satude

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Descrigao da contribuicao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. O SUS tem que fornecer

22 - Meu afilhado usa este medicamento e estd super bem
32 - Ndo
42 - N3o
52 - Ndo

12 - N3o tenho opinido formada
22 - Nao
32 - Nao
42 - Nao
52 - Nao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Apresentam boa evolugao quando avalia a experiéncia tecno-cientifica mundial

22 - Deve ser incorporado para todos os pacientes

32-Nao

42 - Os ndo tratados e ainda com indicacdo de uso podem diminuir o impacto orcamentdrio
52 - Nao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

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

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Necessario ajudar as pessoas que irdo usar o produto. Tanto dinheiro se gasta em

coisas menos necessarias,
22 - Nao
32 - Nao
42 - Nao
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

09/12/2021

09/12/2021

09/12/2021

09/12/2021

Paciente

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Nanda contrat

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Qualidade de vida para essas criangas
22 - Nao
32-Ndo
2-Nao
52 - Ndo
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. E um tratamento que altera a histéria natural de doenca e oferece, no minimo,

estabilizacdo do quadro neurolégico do paciente.

22 - No Ultimo Congresso de Doencgas Neuromusculares, foram apresentados diversos trabalhos comprovando a eficécia do
medicamento.

32 - Nao ha duvidas que o que se economiza com procedimentos como gastrostomia, internagdes hospitalares, uso de ventilagao
mecanica continua, compensa o investimento no tratamento.

42 - N3o
52 - Ndo

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Todo medicamento incorporado e distribuido pelo SUS, é de extrema importancia
para a populacdo de que desses medicamentos necessitam e também relevante para os profissionais.

22 - Nao no momento
32 - Ndao no momento
42 - N3o no momento

52 - Ndo, apenas meu apoio
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao

09/12/2021

09/12/2021

09/12/2021

09/12/2021

Familiar, amigo ou

cuidador de paciente

Interessado no tema

Profissional de saude

Profissional de saude

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

42 - N3o
52 - N3o

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Acho que qualquer medicamento que vai ajudar quem tem Ame ou qualquer outra
doenca o Sus deve fornecer para que a pessoa tenha uma vida digna.

22 -Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Ndo

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. A AME tem sido identificado numa quantidade significativa de criancas sendo de
suma importancia o uso da medica¢do para controlar o avango da doenga que aumenta debilidade do paciente gerando muito

mais gastos que o medicamento e a perda da vida da crianga quando nao apresenta condi¢des de ter um QUARTO ADAPTADO
PARA MANTER AS CONDICOES DE SOBREVIVENCIA

22 - Nao
32 - A quebra de patente seria muito importante para a reducdo dos gastos com producao nacional
2 - Nao

52 - Ndo

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
22 -Ndo
32-Nao
42 - Nao
52 -Nao
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Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao

10/12/2021  Familiar, amigo ou 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
cuidador de paciente
22 - Nao
32- Nao
2 - Nao
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao

10/12/2021

Empresa

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

22 -Ndo

32-Nao

42 - Nao

52 - "Diante da redacdo atual da consulta e dos aspectos pertinentes a nossa intervencao, sugerimos duas alteracdes:, , 1. Pequena
corregao no asterisco de legenda da Figura 2:, De: ""* MLPA, multiplex ligation-dependent a amplification, qPCR, PCR
guantitativo."", Para: ""* MLPA, multiplex ligation-dependent amplification, gPCR, PCR quantitativo. gPCR pode ser considerado
apenas em casos especificos, ex: diagndstico pré-natal."", , 2. Modificacdo na redacdo do ponto 4.1 ""Aspectos clinicos e
epidemioldgicos da doenga™", na pdgina 14, substituindo o ultimo pardgrafo do item., , ""Sendo uma doenca genética, nos casos
de suspeita clinica, o diagndstico é baseado em testes genéticos moleculares. Atualmente, entende-se que a primeira investigacdo
genética para AME é a andlise de copy number variations (CNVs) dos genes SMN1 e SMN2, alteragdes encontradas em cerca de
95% dos pacientes diagnosticados (Prior et al., 2020). A auséncia das duas cdpias funcionais do gene SMN1 (i.e. dele¢do em
homozigose) confirma o diagndstico da AME. A técnica atualmente padrdo ouro na analise de CNVs é o multiplex ligation-
dependent probe amplification (MLPA)., A depender do resultado negativo do MLPA, o sequenciamento do gene SMIN1 pode ter
importancia decisiva para a finalizacdo do diagndstico. Nos casos com dele¢cdo em heterozigose no gene SMN1, o sequenciamento
de nova geracdo (NGS) por hibridizacdo demonstra aumentar a taxa diagndstica de AME de forma relevante ao detectar variantes
de ponto patogénicas no gene SMN1, mesmo com as limitacGes ante a sua semelhanca com o gene SMN2. Assim, é altamente
recomenddavel que pacientes com delecdo em heterozigose detectada no SMIN1 sejam submetidos a NGS por hibridizacdo para
investigacdo de eventuais variantes pontuais no alelo remanescente do gene., E importante ressaltar, em termos de NGS, que as
metodologias baseadas em amplicons jd ndo sdo as mais indicadas. As plataformas de NGS por hibridizacdo atualmente
disponiveis geram dados mais verossimeis e melhor cobertura horizontal da regido sequenciada (Samorodnitsky et al., 2015);
sendo, assim, considerada a técnica mais recomendada nesta segunda investigacdo., Adicionalmente, a determina¢do do nimero
de copias do gene SMN2, que pode variar até oito, é um importante fator relacionado a gravidade e classificacdo da AME. No tipo
I, os individuos comumente apresentam apenas duas copias do gene SMIN2 e nos demais tipos (ll, lll e IV) os pacientes apresentam
mais de trés copias do gene [2]."", , Referéncias Bibliograficas:, , Eggermann, K., Glaser, D., Abicht, A. e Wirth, B. Spinal muscular
atrophy (5q SMA): best practice of diagnostics, newborn screening and therapy. Medizinische Genetik, vol. 32, no. 3, 2020, pp. 263-
272. https://doi.org/10.1515/medgen-2020-2033, , Mendonca, R.H.; Matsui Jr, C.; Polido, G.J.; Silva, A.M.S.; Kulikowski, L.; Dias,
A.T.; Zanardo, E.A.; Solla, D.J.F.; Gurgel-Giannetti, J.; De Moura, A.C.M.L.; Sampaio, G.P.C.; Oliveira, A.S.B.; De Souza, P.V.S.; Pinto,
W.B.V.R.; Gongalves, E.A.; Farias, I.B.; Nardes, F.; Araujo, A.P.Q.C.; Marques Jr, W.; Tomaselli, P.J.; Ribeiro, M.D.O.; Kitajima, J.P.;
Monteiro, F.P.; Saute, J.A.M.; Becker, M.M.; Saraiva-Pereira, M.L.; Brusius-Facchin, A.C.; 1, van der Linden, V.; Floréncio, R.N.;
Barbosa, A.V.S.; Machado-Costa, M.C.; Pessoa, A.L.S.; Souza, L.S.; Franca Jr, M.C.; Kok, F.; Reed, U.C.; and E. Zanoteli. Intragenic
variants in the SMIN1 gene determine the clinical phenotype in 5q spinal muscular atrophy. Neurology Genetics 6(5):€505. 2020.
doi: 10.1212/NXG.0000000000000505., , Prior T.W., Leach M.E., Finanger E. Spinal Muscular Atrophy. 2000 Feb 24 [Updated 2020
Dec 3]. In: Adam MP, Ardinger HH, Pagon RA, et al., editors. GeneReviews® [Internet]. Seattle (WA): University of Washington,
Seattle; 1993-2021. Disponivel em: https://www.ncbi.nlm.nih.gov/books/NBK1352/, , Mais informagBes no anexo."
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Dt. contrib.  Contribuiu como Descrigao da contribuicao

10/12/2021 Interessado no tema 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Completamente Necessario.

10/12/2021 Interessado no tema 12 - N3o tenho opinido formada. Tenho pouco tempo de experiéncia mais esta 6timo
23 -SIM
32 - Ndo
42 - Ndo

52 - Ndo estou podendo

10/12/2021 Paciente 12 - N3o tenho opinido formada
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao

10/12/2021 Profissional de saude 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
2-Nao
2-Nao
2-Nao

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

10/12/2021

Empresa

Descrigao da contribuicao

12 - N3o acho que deve ser incorporado no SUS. Considerando o parecer emitido pelo Conitec, as informagdes que levaram a
recomendacdo de incorporagao do Risdiplam, precisam ser avaliadas com cautela. Existem muito mais incertezas, do que certezas,
no que tange essa incorporacdo. Além da baixa qualidade dos estudos e seus claros vieses, ndo ficou demonstrada qual a
condutada a ser tomada quando o Risdiplam deixasse de ser custo-efetivo. Os pacientes migrariam para outra terapia? essa
recomendacdo de incorporagao somente se justificaria, caso ndo existisse outro tratamento para a doenga em questao.
Atualmente, qual o sentido da incorporacdao de uma nova droga, sabendo que ndo ha estudos de comparacdo direta com a droga
mais utilizada no mercado e que ja possui um escopo de evidéncia mais robusto. Portanto, essa recomendacao de incorporacao
nao se justifica.

22 - ANALISE CRITICA DAS EVIDENCIAS / PARECER, , - Falta de registo PROSPERO: Pela importancia inerente ao tema e o alto custo
atribuido a medicacdo, é de suma importancia que a revisdao proposta pelo demandante fosse registrada. O registro é fundamental
para que se compreenda toda metodologia utilizada. , , - Amplitude pontuacdo CHOP-INTEND (FIREFISH parte 2): embora tenha-se
utilizado como tendéncia central a mediana, a amplitude apresenta grande variagdo - 8,0 até 37,0., , - Beneficios a longo prazo:
incertos e estimativas imprecisas, previsto finalizacdo do estudo somente em 2023., , - Toxicidade oftalmoldgica: a maior parte
dos pacientes foram submetidos a avaliagdo SD-OCT entre 6 meses e 1 ano apenas. Sabendo que seu uso é continuo e por longos
anos, esse periodo € insuficiente para avaliacdo. Os estudos SUNFISH / JEWELFISH foram usados apenas para avaliacdo desse
desfecho. , , - Meta-analise de comparacgao indireta: mesmo com o pareamento entre os pacientes (FIREFISH e ENDEAR), ndo esta
claro se a utilizagdo do matched adjusted indirect treatment comparison (MAIC) é a melhor metodologia. O que leva a
importantes incertezas sobre as conclusdes apresentadas. Tal ponto é inclusive relatado pelo relatério de recomendagao
proposto. , , - Risco de vieses: Como informado, apesar do relato de uso da ferramenta ROBINS-I pelo demandante, esse nao a
apresentou. Devido a essa auséncia, a andlise do risco de viés foi realizada pelos colaboradores da Conitec, mas ndo ficou
demonstrado se foi conduzida por dois revisores independentes, e no caso de discordancias, se um terceiro revisor deliberou
sobre essa avaliacdo. A avaliagdo por parte da Conitec mostra que dois importantes pontos da ferramenta (confundimento e
afericdo dos desfechos), foram considerados graves, o que novamente levanta importantes incertezas sobre os resultados. , , -
Analise do risco de viés da revisdao sistematica: a ferramenta AMSTAR-2 pode atribuir uma razoavel qualidade a revisao sistematica
proposta, mas a baixa qualidade dos estudos individuais utilizados merece atengdo. Os critérios 9,12,13 e 15 relacionados aos
riscos de vieses pela ferramenta AMSTAR-2 foram preenchidos com “NAO”, o que revela importantes incertezas sobre os riscos de
vieses e consequentemente aos seus resultados. , , - Certeza geral das evidéncias (GRADE): conforme informacdes, a certeza da
evidéncia foi “moderada” apenas para os efeitos adversos. Ja para os desfechos relacionados a efetividade, a certeza variou de
“baixa” a “muito baixa”, principalmente para o importante desfecho de reposta motora., , - Balanco entre efeitos desejaveis e
indesejaveis: presenga de grande amplitude do IC referentes aos estudos.

32 - - Avaliacdo de custo: apesar das simulagdes propostas, o diagndstico precoce da doenca e seu consequente tratamento, leva a
uma maior sobrevida dos pacientes, ultrapassando os 7 anos. A maior custo-efetividade relatada em 7 anos como ponto de corte,
nao deixa claro qual a conduta para esse paciente depois desse periodo. Os pacientes migrariam para a Nusinersena? O
importante impacto quando o paciente atingisse mais de 18Kg deve ser levado em consideragao, pois esse peso pode ser atingido
muito antes de 7 anos de tratamento.

42 - Nao

52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao

10/12/2021

10/12/2021

11/12/2021

11/12/2021

11/12/2021

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Interessado no tema

Profissional de saude

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Profissional de saude

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Impossivel de conseguir

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Todas as criangas que necessitam devem ter acesso a esse remédio, podemos

salvar muitas vidas com ele
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Nao

12 - Nao acho que deve ser incorporado no SUS
22 - Nao
32-Nao
42 - Nao
52 - Ndo

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

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

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Favor ler documento em anexo
22 - Favor ler documento em anexo

32 - Nao

42 - Nao

52 - Ndo
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao

11/12/2021

12/12/2021

12/12/2021

12/12/2021

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Interessado no tema

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Profissional de satude

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

42 - N3o
52 - N3o

12 - N3o tenho opinido formada
22 - Nao
32 - Nao
42 - Nao
52 - Nao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Salva vidas

22 - Nao
32-Nao
42 - N3o
52 - Nao
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Necessidade social e economica da maioria dos pacientes

22 - Colabora enormemente contra a progressao da doenca

32 - Maioria dos pacientes ndao tem condi¢ées financeiras

42 - O Estado deve promover o bem estar social e proteger seus cidaddos. Se nao fizer isso ndo precisaremos do Estado

52 - Ndo
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Dt. contrib.

Contribuiu como

12/12/2021

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Para o tratamento atual adequado da Retocolite Ulcerativa, faz-se necessario
acrescentar as opgoes de terapia com o Golimumabe, Adalimumabe e com o Tofacitinibe. Ha pacientes com doenca grave que
falham ao Infliximabe e ao Vedolizumabe ou que apresentam anafilaxia (notadamente ao Infliximabe) e devem sser tratados com
essas opcoes citadas ja aprovadas pela Anvisa e disponiveis no Brasil.

22 - 1. Systematic review with network meta-analysis: comparative assessment of tofacitinib and biological therapies for moderate-
to-severe ulcerative colitis. Aliment Pharmacol Ther. 2017;1-12., 2. ACG Clinical Guideline: Ulcerative Colitis in Adults, AmJ
Gastroenterol 2019;114:384-413, 3. British Society of Gastroenterology consensus guidelines on the management of
inflammatory bowel disease in adults, Lamb CA, et al. Gut 2019;68:51-5106, 4. An indirect comparison of infliximab versus
adalimumab or golimumab for active ulcerative colitis, Arch Med Sci 2016; 12, 5: 1097-1109, 5. Biologic Therapy for Ulcerative
Colitis, Gastroenterol Clin N Am 49 (2020) 717-729, 6. Comparative Immunogenicity of TNF Inhibitors: Impact on Clinical Efficacy
and Tolerability in the Management of Autoimmune Diseases. A Systematic Review and Meta-Analysis, 7. Golimumab in real-world
practice in patients with ulcerative colitis: Twelve-month results, World J Gastroenterol 2020 June 7; 26(21): 2852-2863, 8.
Effectiveness of golimumab in ulcerative colitis:A review of the real world evidence, Digestive and Liver Disease xxx (2018), 9.
Golimumab improves work productivity in patients suffering from moderate to severe ulcerative colitis: results of a prospective
study over 24 months, Teich et al. BMC Gastroenterol (2021) 21:161, 10. Guideline review: Tofacitinib for adults with moderately
to severely active ulcerative colitis - NICE guidance, Nwaogu A, et al. Frontline Gastroenterology 2020;0:1-4. doi:10.1136/flgastro-
2020-101502

32 - 1. Cost-effectiveness of tofacitinib compared with infliximab, adalimumab, golimumab, vedolizumab and ustekinumab for the
treatment of moderate to severe ulcerative colitis in Germany, J Med Econ, . Jan-Dec 2021;24(1):279-290, 2. Cost-effectiveness
analysis of infliximab, adalimumab, golimumab, vedolizumab and tofacitinib for moderate to severe ulcerative colitis in Spain, Eur J
Hosp Pharm. 2020 Nov;27(6):355-360., 3. Cost-effectiveness of golimumab for the treatment of patients with moderate-to-severe
ulcerative colitis in Quebec using a patient level state transition microsimulation, ] Med Econ. 2018 Jan;21(1):27-37.

42 - N3o

52 - Ndo
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Dt. contrib.

Contribuiu como

13/12/2021

13/12/2021

13/12/2021

Empresa fabricante da
tecnologia avaliada

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Descrigao da contribuicao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Em linha com a recomendacdo preliminar favoravel a incorporagdo de risdiplam
para o tratamento da AME tipo 1 pela Conitec, a Roche reforca que o risdiplam é uma importante op¢do de tratamento neste
contexto, por modificar o curso da doenca melhorando a funcdo motora e a sobrevida livre de evento, de forma segura e com boa
tolerabilidade. Além das evidéncias cientificas em pacientes com AME tipo 1, a administracao oral de risdiplam oferece
comodidade posolégica, evita procedimentos invasivos, gastos com o deslocamento dos pacientes e o uso de recursos do sistema
de saude.

22 - A Roche considera importante pontuar que, apesar das limitacdes, os niveis de resposta observados no desfecho de sobrevida
livre de evento (morte ou ventilacdo permanente), sendo este o desfecho de maior criticidade, foram de grande magnitude e
mantidos nos seguimentos de 12 e 24 meses (85% e 82% respectivamente), comportamento diferente daquele observado na
histéria natural da doenga, sem o uso de um tratamento farmacolégico especifico (aproximadamente 29% em 12 meses) ou até
mesmo com a terapia especifica com nusinersena disponivel no SUS (aproximadamente 68% em 12 meses).

32 - Vide documentos em anexo.
42 - \Vide documentos em anexo.

52 - A Roche acredita que o risdiplam seja uma importante opg¢do de tratamento para os Risdiplam é um medicamento de
administracdo oral que preserva e potencializa a capacidade motora dos pacientes com AME, embasado por estudos clinicos em
uma populagdo representativa dos tipos 1, 2 e 3, incluindo criancas, adolescentes e adultos. Recentemente, o NICE também
reconheceu o beneficio de risdiplam, com recomendagdo favoravel para o tratamento de pacientes com AME tipos 1, 2 e 3.

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

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

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
22 - Nao
32 - Ndo

42 - N3o
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

13/12/2021

13/12/2021

13/12/2021

Interessado no tema

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Profissional de satude

Descrigao da contribuicao

2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Varias pessoas precisam desta medi¢do e ndo conseguem comprar

2 - N3o Nao
42 - N3o

52 - Ndo

2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Medicamento caro que muitas vezes a familia do paciente ndo tem como comprar

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

2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. A atrofia muscular espinhal é uma doencga genética, de curso inexordvel e
devastador do ponto de vista motor, respiratério, nutricional e metabdlico, em individuos com capacidade cognitiva intacta. A
modificacdo da evolucdo da doenca, atenuacao da fraqueza, e ganho de qualquer marco motor representa a possibilidade de
maior expressao da vida deste individuo na sociedade.

22 - Os estudos clinicos publicados revelam melhora das pontuacdes nas escalas motoras, ganhos de marcos motores, reducao de
suporte ventilatério, e melhora da sobrevida apds 2 anos. Tais resultados, modificam o fendtipo de gravidade e permitem que
este paciente viva com melhores condicdes de vida.

2-Nao
42 - N3o
52 - Creio que as equipes governamentais destinadas as discussdes sobre a saude, doenca e tratamentos em geral, especialmente
no grupo de doengas raras, devem também, além do herculeo trabalho voltado a andlise de novos medicamentos, voltar-se para a
incongruente realidade que temos vivenciado. Por um lado, a possibilidade de medicamentos de alto custo, cuja necessidade é
absolutamente inquestiondvel. Mas por outro, a fragil e muitas vezes ausente rede multidisciplinar no SUS para oferecer

fisioterapia motora, respiratéria, fonoaudiologia, psicologia e terapia ocupacional as criangas com doenga neuromuscular.
Lembrar que sem a atuacdo ativa das terapias de reabilitacdo, a eficacia de qualquer medicamento é bastante comprometida.
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao

13/12/2021

13/12/2021

13/12/2021

Profissional de saude

Profissional de saude

Profissional de satde

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. medicagdo via oral com eficacia enquanto as outras medicag¢des via intratecal,
pacientes com dificuldades para locomocao e realizacdo em ambiente cirlrgico, o que inviabiliza o tratamento para muitos
pacientes

22 - Nao
32 -Nao
42 - Nao

52 - medicagdes via oral facilitaria a administragdo para os pacientes e menor risco de infec¢Ges que as medicagdes intratecal

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
22 - Nao
32 - Ndo
42 - Ndo

52 - N3do

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
22 - Nao
32 - Ndo
42 - Ndo
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

Descrigao da contribuicao

13/12/2021

13/12/2021

Grupos/associa¢do/orga
nizacdo de pacientes

Profissional de satude

2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. O INAME parabeniza a Conitec pela recomendacgao favoravel de incorporagao para
o Tipo 1. A forma oral de administracdo do farmaco é um diferencial muito importante para considerar a incorporagdo de
Risdiplam. A facilidade, a comodidade e a seguranca para o paciente, que ndo precisa se deslocar para um ambiente hospitalar,
tem muita relevancia., Ndo somente por causa do fato de o custo da administracdo oral ser menor do que o custo da
administra¢do intratecal. E uma quest3o que facilita aspectos médicos (dores nos pacientes e dificuldades técnicas de aplicac3o
intratecal em determinados casos, como a presenca de escoliose severa ou cirurgia de artrodese), ameniza ou elimina impactos
psicolégicos (ndo sé no paciente, mas em toda a familia, dada a tensdo que o procedimento de aplicagdo intratecal causa nos
envolvidos), elimina barreiras logisticas (o que é muito relevante em um pais continental como o Brasil), reduz a demanda por
centros cirurgicos ja sobrecarregados (pois como se sabe, no dmbito do SUS, estes centros cirdrgicos possuem alta demanda para
procedimentos). , Além disso, € um medicamento com perfil de seguranga muito favoravel., Adicionalmente, mostra-se como uma
alternativa terapéutica que pode trazer uma economia importante para o sistema, principalmente nos casos dos pacientes tipo 1
até 20 kg., Ou seja, realmente ha um conjunto de fatores que torna a incorporacgdo extremamente recomendada, pois beneficiara
a todos (pacientes e familias, médicos, sistema de salde, rede de hospitais).

a - Excelentes.
2 - Excelente.
2 - Impacto or¢camentario negativo - melhor cenario.

2 - O INAME acredita que o melhor cendrio para todos — pacientes, familias, médicos e sistemas de saude, é que todas as
medicacdes sejam incorporadas ao SUS e disponibilizadas para que paciente, familia e médico possam juntos escolher qual o
melhor tratamento para cada caso concreto, e para que a concorréncia e a negociagdo em escala possibilitem negocia¢ées com os
melhores precos possiveis., Nesse contexto, a incorporacao do Risdiplam como segundo medicamento para tratar a AME Tipo 1 é
indispensavel e representa uma grande vitdria. Parabéns, mais uma vez, a Conitec pela recomendagdo preliminar, mas é
importante cuidado e atengao na defini¢ao dos critérios de inclusdo e exclusdo no momento da atualizacao do PCDT, para esta
incorporagdao nao seja para poucos.

2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Ja existem dados cientificos o suficiente para ver os resultados positivos

2-Nao

2-Nao

2-Nao

2-Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

13/12/2021

13/12/2021

13/12/2021

Profissional de saude

Profissional de saude

Interessado no tema

Descrigao da contribuicao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Existem beneficios e custos que ndo tem ainda comprovagdo na literatura e que
ddo ainda mais suporte a esta incorporagdo. Além disto agéncias internacionais vem emitindo parecer favoravel, apds a
publicagdo do relatdrio feito pela CONITEC.

22 - Como profissional atuante na drea da neuropediatra, entendendo a distribuicdo geografica difusa dos pacientes com AME5q,
compreendo bem que a possibilidade de uso de medicamento domiciliar atende de forma importante estas criangas e seus
familiares. A distancia de centros de referéncia tras mais possibilidade de intercorréncias para as criangas com AME5q, que ao se
deslocarem por longas distancias para uso de terapias intra-hospitalares, as afastam de suas terapias multidisciplinares e cuidados
diarios ideais. Ademais o afastamento de familiar que o acompanhe envolve um custo ao empregador do mesmo, fora o custo
decorrente do transporte., Como pesquisadora envolvida nos estudos clinicos, pude, pessoalmente, acompanhar a facilidade de
armazenamento e administracdo da medicacdo, além de observar no acompanhamento seus beneficios e limitacdo de efeitos
adversos relacionados ao mesmo., O pronunciamento recente do NICE é um exemplo de agéncia que mais recentemente emite
parecer favoravel ao uso.

32 - Ndo.

42 - N3o.

52 - Ndo.

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. VANTAGENS ECONOMICAS PESO-DEMPENDENTE, FACILIDADE DE ADMNISTRACAO
(ORAL)

22 -"1, ""According to NICE, clinical evidence showed that risdiplam improves the ability to sit up, stand or walk for people with
type 1, 2 and 3 SMA"" (extraido de:, https://www.europeanpharmaceuticalreview.com/news/165751/nice-recommends-
risdiplam-for-spinal-muscular-
atrophy/#:~:text=According%20to%20NICE%2C%20clinical%20evidence,start%20showing%20symptoms%200f%20SMA.), , 2.0
estudo clinico que embasou a solicitacdo do demandante utilizou ampla popula¢do, muito préxima (similar) a populagao real, , 3.
Facilidade de admnistracdo"

32 - O proprio relatério da CONITEC e a a solicitagdo demonstram vantagem econémica (peso-dependente), refletindo em ganho
econdmico geral,

42 - O proprio relatdrio da CONITEC e a a solicitagdo demonstram vantagem econoémica (peso-dependente), refletindo em ganho
econdmico geral,

52 - Vide anexo

12 - N3o tenho opinido formada. Ndo tenho nenhuma opinido
22 - Nao
32 - Ndo
42 - Nao
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

13/12/2021

13/12/2021

13/12/2021

22/11/2021

25/11/2021

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Profissional de saude

Paciente

Interessado no tema

Profissional de saude

Descrigao da contribuicao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Se existi o remédio, o acesso ao portador da doenga é direito e reconhecimento de
sua cidadania.,

42 - N3o
52 - N3o

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Ha tecnicamente evidencia suficiente de sua eficacia em Ame tipo 1

22 - Nao

32-Nao

42 - Nao

52 - Nao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Sim, pois no sistema Unico de saude , o governo deve abrir mais exce¢do sobre
tipos de medicamentos que ainda falta no sus .

22 - Ndo, porque ndo tenho muito conhecimento sobre essa aria de medicac¢des!

32 - Sim, ultimamente como os precos das coisas no mercado industrial e alimenticio , vem subido , é bom fazer uma analise de
guanto vc gasta e vé se vale a pena o que vocé compra !

42 - Primeiro pesquisa bastante até vé o que td mais em conta comprar, e fazer um orcamento do meu dinheiro!

52 - Ndo, pois ainda ndo tenha-o um trabalho fixo , ndo tenho carteira de trabalho para um trabalho direto !

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
22 - Nao
32-Ndo
42 - Ndo

52 - N3do

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
22 - Ndo
32-Nao
42 - Nao

52 - Ndo
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Dt. contrib.

Contribuiu como

25/11/2021

26/11/2021

26/11/2021

26/11/2021

26/11/2021

Profissional de saude

Profissional de satude

Profissional de saude

Profissional de satude

Familiar, amigo ou
cuidador de paciente

Descrigao da contribuicao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Valor muito elevado para populagdo beneficiada ser baixo volume
2 - Nao

32 - Ndo
2-Nao

52 - Ndo

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Administracdo via oral
22 - Mesma eficdcia que administragdo intratecal.

32 - Prego mais baixo para bebés., Com o passar do tempo, ha chance de o preco diminuir e ficar equivalente a medicacao
intratecal a cada 4 meses.

42 - Nao

52-Nao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. A incorporacdo é importante por trazer mais uma opc¢ao de tratamento para os
pacientes.

22 - Estudos Firefish e Rainbowfish demonstram a seguranca e eficdcia dessa medicacao.

32 - E mais custo-efetivo para pacientes com menos de 20kg.

42 - Nao

52 - Nao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Otima
22 - Nao
32 - Pode ser futuramente

42 - Depois
52 - Nao
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Dt. contrib.

Contribuiu como

29/11/2021

30/11/2021

30/11/2021

Profissional de saude

Paciente

Paciente

Descrigao da contribuicao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. De acordo com os estudos investigacionais, o risdiplam é efetivo para melhorar a
funcdo motora e ventilatéria, bem como o desenvolvimento motor do paciente, e ndo apresenta eventos adversos relevantes.

22 - Nao

32-Nao

42 - "Assim como todos os moduladores do ""splicing"" em geral, o custo é altissimo, porém a doenca é extremamente grave e
progressiva e qualquer beneficio motor ou estabilidade do quadro motor e respiratério é modificador do progndstico."

52 - Nao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. Otima
22 - Sim
32 - Nao
42 - Nao
52 - Nao

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS. SUS pois existem muitos casos que nem sabemos que precisa deste tratamento e
nao tem condigOes
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