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Este relatorio € uma versao resumida do relatorio técnico da Comissao Nacional de
Incorporacgao de Tecnologias no SUS — CONITEC e foi elaborado numa linguagem simples, de
facil compreensao, para estimular a participacao da sociedade no processo de avaliagao de
tecnologias em salide que antecede a incorporagao, exclusao ou alteragao de medicamentos,
produtos e procedimentos utilizados no SUS.

Todas as recomendacoes da CONITEC sao submetidas a consulta pablica pelo prazo de
20 dias. Apos analisar as contribuigoes recebidas na consulta pablica, a CONITEC emite a
recomendagcao final, que pode ser a favor ou contra a incorporagao/exclusao/alteragéo da
tecnologia analisada.

A recomendacao da CONITEC é, entdo, encaminhada ao Secretério de Ciéncia, Tecnologia
e Insumos Estratégicos do Ministério da Saude, que decide sobre quais medicamentos,

produtos e procedimentos serao disponibilizados no SUS.

Para saber mais sobre a CONITEC, acesse < conitec.gov.br>



http://conitec.gov.br
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Doenca de Fabry

A doenca de Fabry (DF) é genética, de carater hereditério e decorre de uma ma-formacao na enzima alfa-galactosidase
(-Gal A). Esta deficiéncia enzimética prejudica a capacidade de decomposigao dos lipidios no organismo, gerando
um aclmulo indevido de gordura no corpo todo. Os sinais mais comuns da doenca de Fabry s@o: neuropatia dolorosa
(condicao que afeta os nervos), sensacdes de anormalidade nas extremidades (geralmente maos e pés) e as
“famosas” crises de Fabry - ciclo de dor aguda persistente. Cronica e progressiva, atinge varios 6rgaos: coragao,
figado, rins, cérebro, pele e, em alguns casos, além do acometimento aos 6rgaos foram evidenciadas alteragoes
gastrointestinais e auditivas. Frequentemente o comprometimento tem carater evolutivo, com isso, a maioria dos
individuos avangam para um quadro clinico de doenca renal e cardiaca agravados, principalmente entre a terceira
e a quinta décadas de vida, contribuindo para a reducao da expectativa de vida. Cabe informar que a insuficiéncia
renal e cardiaca juntas representam as principais causas de mortalidade nestes individuos e o diagndstico prévio é
prejudicado, pois a maioria dos sintomas também sao comuns a outras doengas.

Nas mulheres, as manifestacoes da doenca sao variaveis, podendo apresentar ou nao sintomas ou sintomas graves.
Esses sintomas, como a dor por exemplo, poderao surgir na infancia e na adolescéncia e se desenvolverem na idade
adulta causando hipertrofia ventricular esquerda (espessamento das paredes do ventriculo esquerdo do coragao),
cardiomiopatia (doenga do mdsculo cardiaco), doenca cerebrovascular e, mais raramente, doenca renal. Quando
comparadas aos homens que apresentam as mesmas alteracoes, as manifestacoes dos sintomas apresentados por
elas em geral sao menos graves e se iniciam mais lentamente. A DF apresenta incidéncia de 1 para cada 117.000
homens. No ano de 2013, em estudo relatou a existéncia de 136 casos brasileiros da doenga registrados, que é um
nimero subestimado em relagao ao quantitativo de casos no Brasil.

Como o SUS trata os pacientes com doenca de Fabry

Como a DF é multissistémica, requer um cuidado abrangente. Até o inicio dos anos 2000, seu tratamento era
inteiramente sintomatico e focado no manejo das complicacdes advindas da doenca; englobando desde o uso de
medicamentos para sintomas, como as dores de origem neuropatica, ou procedimentos como hemodialise para
aqueles pacientes com doenca renal em estagio final.

No entanto, ndo existe tratamento curativo para a Doenga de Fabry. Por meio da Politica Nacional de Atencao as
Pessoas com Doengas Raras, o0 SUS oferece o tratamento dos sintomas da doenca, que inclui desde o uso de
medicamentos até procedimentos, como a hemodialise.

0 tratamento especifico, direcionado a causa primaria da DF apenas foi disponibilizado no inicio deste século na
forma da terapia de reposicao enzimatica (TRE) com a enzima recombinante da alfa-agalsidase. Duas formas de
enzimas recombinantes estao disponiveis comercialmente: alfa-agalsidase e beta-agalsidase, ambas com registro
no Brasil, mas que no momento, ainda nao estao disponiveis no SUS.
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Medicamento analisado: alfa-agalsidase e
beta-agalsidase

A Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos do Ministério da Sadde (SCTIE/MS) solicitou a CONITEC
a andlise do medicamento alfa-algasidase e beta-algasidase no tratamento da Doenca de Fabry. Trata-se de uma
solicitagao do grupo elaborador do PCDT, que esta em fase de elaboragao.

Alfa-algasidase e beta-algasidase sao enzimas recombinantes, produzidas em células dos ovarios de hamster chinés
(beta-agalsidase) e a partir de células humanas (alfa-agalsidase).

Os estudos avaliados pela CONITEC indicam que a Terapia de Reposicao Enzimética (TRE) com alfa-algasidase e beta-
algasidase tem beneficios na cardiomiopatia (maior causa de mortalidade desses pacientes) e no controle da dor
neuropatica (um dos principais problemas na vida diaria daqueles com DF).

Apesar das importantes limitagdes da producao de evidéncias em doencas raras, devido a fatores como pequeno nimero
de pacientes estudados, diversidade da manifestagao da doenca e da severidade dos casos incluidos nos estudos, as
evidéncias indicam que ambas as enzimas tém uma acao clinica semelhante e que ambas parecem ser seguras, pois
nao ha relato de efeitos adversos graves na literatura avaliada.

Atualmente nao existe nenhum medicamento incorporado no SUS para o tratamento da doenca de Fabry, portanto nao
foram calculados os custos referentes a substituigao por outra linha de tratamento, foram verificados apenas os gastos
adicionais decorrentes da aquisicao da alfa-agalsidase e beta-agalsidase a serem disponibilizadas pelo SUS, para
100% dos pacientes.

Recomendacao inicial da CONITEC

Os membros do plenario da CONITEC presentes na 642 reuniao ordinaria, realizada no dia 08 de margo de 2018,
entenderam, pela anélise da melhor evidéncia disponivel, que ainda ha incerteza em relagao aos beneficios trazidos
pelos medicamentos na mudanca da histéria natural da doenca e aos critérios que seriam utilizados para indicar o
tratamento. Apontou-se ainda que ha também incertezas quanto a intercambialidade entre as formas alfa e beta da
enzima. Sendo assim, o plenario da CONITEC recomendou inicialmente por unanimidade, emitir recomendacao inicial
nao favoravel a incorporagao de agalsidase recombinante (forma alfa ou beta) no SUS.

0 assunto esta agora em consulta piblica para receber contribuicdes da sociedade (opinides, sugestoes e criticas)
sobre 0 tema. Para participar, preencha o formulario eletronico disponivel em:
< http://conitec.gov.br/consultas-publicas >

0 relatdrio técnico completo de recomendagao da CONITEC esté disponivel em:

< http://conitec.gov.br/images/Consultas/Relatorios/2018/Relatorio_Agalsidase_DoencaFabry CP13 2018.pdf>


http://conitec.gov.br/consultas-publicas
http://conitec.gov.br/images/Consultas/Relatorios/2018/Relatorio_Agalsidase_DoencaFabry_CP13_2018.pdf

http://conitec.gov.br  twitter: @conitec_gov  app: conitec

Comissdo Nacional de
Incorporacdo de
Tecnologias no SUS




