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RELATORIO PARA
SOCIEDADE

Informagoes sobre recomendacoes de incorporacao
de medicamentos e outras tecnologias no SUS

BUROSUMABE PARA O TRATAMENTO DE
HIPOFOSFATEMIA LIGADA AO

CROMOSSOMO X EM ADULTOS E CRIANCAS
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Este documento é uma versao resumida do relatorio
tecnico da Comissao Nacional de Incorporacao de Tec-
nologias no Sistema Unico de Satide — Conitec e foi ela-
borado numa linguagem simples, de facil compreensao,
para estimular a participacao da sociedade no processo
de Avaliacao de Tecnologias em Saude (ATS) que antece-
de a Incorporagao, exclusao ou alteragao de medicamen-
tos, produtos e procedimentos utilizados no SUS.

As recomendacoes da Comissao sao submetidas
a consulta publica pelo prazo de 20 dias. Apos anali-
sar as contribuicoes recebidas na consulta publica, a
Conitec emite a recomendacao final, que pode ser a
favor ou contra a incorporacao, exclusao ou alteragao
da tecnologia analisada.

A recomendacao final ¢, entao, encaminhada ao
Secretario de Ciencia, Tecnologia, Inovacao e Insu-
mos Estratégicos em Satdde do Ministério da Saude -
SCTIE/MS, que decide sobre quais tecnologias em sa-
de serao disponibilizadas no SUS.

Para saber mais sobre a Conitec, acesse:

conitec.gov.br



http://conitec.gov.br

0 que ¢ a hipofosfatemia ligada ao
cromossomo X (HLX)?

A HLX & uma doenca ultrarrara, cronicamente debili-
tante e deformante. E causada por alteragdes genéticas
que implicam na regulacao do fosfato (um mineral neces-
sario para a formacao dos 0ss0s) no organismo, levando a
perda renal dessa substancia.

F considerada um tipo de raquitismo resistente ao tra-
tamento com vitamina D e que atinge 0s 0Ssos, deixando-
-0s fracos. Os baixos niveis de fosforo estao geralmente
presentes imediatamente apos o nascimento, porem as
deformidades esqueléticas e o retardo no crescimento sao
notados posteriormente, quando a crianga ja comeca a
sustentar seu proprio peso. A ocorréncia de pernas arque-
adas, altura abaixo da média e crescimento irregular do
cranio, sao sinais precoces de HLX.

Quando o crescimento 0sseo cessa, as deformidades
tornam-se irreversiveis e podem ser fonte de dor continua.
Outras manifestagoes da doenga incluem problemas den-
tarios e perda auditiva. Adultos podem apresentar sinto-
mas como a osteomalacia (amolecimento dos 0ssos, que
causa aumento do risco de fraturas), fraqueza muscular,

{¥ Conitec
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dor 0ssea persistente, osteoartrite precoce (degeneracao
das cartilagens) e fadiga.

Por estar relacionada a uma condigao geneética, pode
afetar varios individuos da mesma familia. Seu modo de
transmissao se da pelo cromossomo X, porém, portadoras
do sexo feminino geralmente apresentam sintomas seme-
Ihantes aos do sexo masculino.

No mundo, a doenca atinge, aproximadamente, um a
nove casos a cada 1 um milhao de pessoas, de acordo
com o OrphaNet, website de refereéncia em doencas ra-
ras. No Brasil, € possivel que exista cerca de 211 a 1.9 mil
pessoas com a doenca.

Como os pacientes com hipofosfatemia ligada
a0 cromossomo X sao tratados no SUS?

0 Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) do
Raquitismo e Osteomalacia, publicado em 2016, orienta
que oS pacientes com raquitismo hipofosfatémico sejam
tratados com suplementacao de fosforo e calcitriol (caso
nao respondam a vitamina D e ao calcio), exceto no ra-
quitismo hipofosfatemico com hipercalcidria (acima de
4 mg/kg de peso em urina coletada em 24 horas) heredi-
tario, onde nao se recomenda usar calcitriol, pois esses
pacientes apresentam niveis elevados de 1,25-diidroxi-
vitamina D.

£¥ Conitec
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Medicamento analisado: burosumabe

A Ultragenyx Brasil Farmacéutica Ltda solicitou a Co-
nitec a avaliacao de incorporacao do burosumabe para o
tratamento de pacientes pediatricos a partir de um ano de
idade e adultos com hipotosfatemia ligada ao cromossomo
X (HLX), que receberam ou nao tratamento convencional
prévio com fosfato e vitamina D. Esse medicamento tem
como funcao aumentar a reabsorcao de fosfato pelos rins
e, por meio da producao de vitamina D, melhorar a absor-
¢ao intestinal de calcio e fosfato, reduzindo os danos cau-
sados pela doenca.

A Conitec analisou os estudos que trataram da eficacia
(resultados esperados), seguranca e impacto orcamentario
do medicamento. Os resultados apresentaram melhora do
raquitismo em criangas, da mobilidade e do crescimento
em relagao ao tratamento com fostato e vitamina D. Em
adultos, também houve beneficios com o uso do medica-
mento, porem menos consistentes do que em criangas.
Apesar da expectativa de que 0 medicamento possa con-
tribuir para o avango mais lento da doenga ou para me-

configveis.

(Quanto ao impacto orcamentario, 0 demandante apre-
sentou tres cenarios diferentes. No primeiro cenario, 0 buro-
sumabe seria incorporado para 100% dos pacientes. Neste
£aso, 0S impactos orcamentarios, em cinco anos, seriam de
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aproximadamente R$ 197 milhdes para a populacao pedia-
trica e R$ 225 milhdes para a populacao adulta. No segundo
cenario, somente 50% seriam tratados com o burosumabe
ou fostato e vitamina D. Em cinco anos, o valor gasto seria
em torno de R$ 99 milhdes para a populacao pediatrica e
R$ 67 milhdes para a populacao adulta. Ja o terceiro cenario
consideraria a introducao gradual do burosumabe em 20%,
40%, 507 e 75%, chegando a 100% dos pacientes, no
quinto ano. Assim, o Impacto estimado seria de aproxima-
damente R$ 65 milhdes para a populagao pediatrica e R$
48 milhoes para a populacao adulta.

Recomendacao inicial da Conitec

A Conitec recomendou Inicialmente a nao incorporagao
no SUS do burosumabe para o tratamento da hipostatemia
igada ao cromossomo X em adultos e criancas.

0 tema foi discutido durante a 912 reuniao ordinaria da
Comissao, realizada nos dias / e 8 de outubro de 2020.
Na ocasiao, o Plenario considerou que os estudos sobre a
eficacia do burosumabe nao foram suficentes. Alem disso,
considerou elevado o impacto orcamentario diante das in-
certezas quanto aos beneficios do medicamento.

0 assunto esteve disponivel na consulta publica n° 56,
durante 20 dias, no periodo de 04/11/2020 a 23/11/2020,
para receber contribuicoes da sociedade (opinioes, suges-
toes e criticas) sobre 0 tema.

£¥ Conitec
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Resultado da consulta publica

Foram recebidas 619 contribuicoes, sendo 103 técni-
co-cientificas e 516 sobre experiencia ou opiniao. Apos
analise das contribuicoes, a Conitec entendeu que houve
argumentacao suficiente para mudanca de entendimento
acerca de sua recomendacao Inicial. A maioria das con-
tribuicoes foram contra a recomendacao e se concentra-
ram nos seguintes beneficios do medicamento: eficacia
do tratamento; melhora dos sintomas; melhora dos niveis
de fosfato e qualidade de vida. Desse modo, a Comissao
mudou sua recomendagao Inicial.

Recomendacao final da Conitec

A Conitec, durante a 942 reuniao ordinaria, realizada
nos dias 3 e 4 de fevereiro de 2021, recomendou a Incor-
poracao, no SUS, do burosumabe para o tratamento de
hipofosfatemia ligada ao cromossomo X em criangas, con-
forme Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéeuticas (PCDT),
e recomendou a nao Incorporagao do burosumabe para
0 tratamento de hipotosfatemia ligada ao cromossomo X
em adultos. A decisao levou em consideracao o fato de os
beneficios clinicos do tratamento terem sido mais acentu-
ados na populacao pediatrica.
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Decisao final

Com base na recomendacao da Conitec, o secretario de
Ciencia, Tecnologia, Inovacao e Insumos Estratégicos em
Saude do Ministério da Saude, no uso de suas atribuicoes
legals, decidiu Incorporar 0 burosumabe para o tratamen-
to da hipotosfatemia ligada ao cromossomo X em crian-
gas conforme Protocolo Clinico e Diretrizes Terapeuticas
(PCDT) e nao incorporar o burosumabe para o tratamento
da hipofostatemia ligada ao cromossomo X em adultos, no
ambito do Sistema Unico de Satide - SUS.

Clique aqui para acessar o relatorio técnico completo
de recomendacao da Conitec.
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http://conitec.gov.br/images/Relatorios/2021/20210222_Relatorio_594_burosumabe_HLX_HMV.pdf

