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RELATORIO PARA
SOCIEDADE

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

MIGALASTATE PARA O TRATAMENTO DE PACIENTES
COM DOENGA DE FABRY COM MUTACOES SUSGETIVEIS

E IDADE IGUAL QU SUPERIOR A 16 ANOS

Conitec
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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 doenca de Fabry?

A doenca de Fabry (DF) ¢ uma doenca genética
rara causada pela ftalta completa ou parcial da en-
zima o-galactosidase A (ocGal-A), responsavel pela de-
gradacao de um tipo de gordura (globotriaosilceramida ou
Gb3) nas células do corpo humano. Essa condicao pode
ser transmitida de pais para filhos e traz, como consequ-
encia, 0 acimulo progressivo dessa substancia em muitos
sistemas do organismo, principalmente o nervoso, o0 renal,
0 cardiaco e o gastrointestinal.

Os principais sintomas sao lesoes na pele (angioque-
ratoma), dores cronicas em diversas regioes do corpo, re-
ducao do suor (hipoidrose ou anidrose), baixa tolerancia ao
calor ou ao frio, alem de alteragoes no funcionamento do
Intestino, como diarreia ou constipagao. A doenca reduz a
expectativa de vida e pode se manifestar de maneiras dife-
rentes em homens e mulheres. Nos homens, 0s sintomas,
normalmente, aparecem mais cedo e sao mais graves. Ja
nas mulheres, costumam ser mais leves e, na maioria das
vezes, demoram mais tempo para se manifestar.

Estudos internacionals estimam que a doenca atinge,
aproximadamente, 2,5 a cada 100.000 pessoas. Outros
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tolerancia ao constipacao
calor ou ao
frio

estudos sugerem que este numero pode ser maior. No Bra-
sil, de acordo com estudo avaliado no relatdrio técnico da
Conitec, em novembro de 2019, existiam 294 pacientes
diagnosticados com a doenca, dos quais 387 eram ho-
mens e 62% mulheres.

Como os pacientes com doenca de Fabry
sao tratados no SUS?

Atualmente, nao ha Protocolo Clinico e Diretrizes Tera-
péuticas (PCDT) do Ministério da Satde para o tratamento
da doenca de Fabry. O SUS oferece tratamento sintoma-
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tico e paliativo aos pacientes com DF. O primeiro consiste
na disponibilizacao de medicamentos para diminui¢ao da
dor e dos sintomas gastrintestinais, alem de orientacoes
relativas a mudangas no estilo de vida. Ja o segundo, em
casos mais avangados, pode incluir hemodialise e trans-
plante renal.

Medicamentos analisados: migalastate

A Multicare Pharmaceuticals Ltda solicitou a Conitec
a avaliacao de Incorporagao do migalastate para o trata-
mento da doenca de Fabry em pacientes com mutacoes
suscetiveis e pelo menos 16 anos de idade. Esse medica-
mento é utilizado por via oral e tem a funcao de auxiliar
a enzima oGal-A, quando esta possul uma determinada
mutacao na sua estrutura que a impede de degradar a
Gb3, por isso, ela so podera ser utilizada em pacientes
com DF e com mutacoes suscetiveis a migalastate, ja que
nem todas 0 sao.

A Conitec analisou os estudos que trataram dos resul-
tados esperados (eficacia), seguranca e impacto orcamen-
tario do medicamento. Nos estudos analisados, quando
comparado com placebo, migalastate apresentou benefi-
cios em relagao a diarreia e a outros de menor importancia,
como GB-3 renal em pacientes com mutagao suscetivel
e niveis de Lyso-GB3 plasmatico. Neste caso, nao houve
estudo que verificasse relacao com eventos cardiovascu-
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lares, cerebrovasculares e renais. Ao comparar 0 miga-
lastate com a terapia de reposicao enzimatica (TRE), al-
fa-agalsidase e beta-agalsidase, observou-se que ambas
as terapias apresentam resultados semelhantes quanto a
taxa de filtracao glomerular, que mede a funcao renal dos
pacientes. Foram observados casos de eventos cardiacos,
cerebrovasculares e renais em 29% dos pacientes em uso
do migalastate e em 44% dos que estavam utilizando TRE.
Porém, a qualidade desse resultado é considerada baixa.

0 impacto orcamentario foi estimado entre R$ 270 milhdes
e R$ 532 milhdes ao final de cinco anos, a depender dos
Impostos sobre 0 medicamento.

Perspectiva do Paciente

A chamada publica n°® 10 para participar da Perspectiva
do Paciente na pauta em questao ficou aberta no periodo
de 19/01 a 02/02/2021. Seis pessoas se inscreveram para
participar. A indicacao dos representantes foi feita a partir
de definicao consensual por parte do grupo de inscritos.

Durante a apreciacao inicial do tema, ocorrida na 96°
Reuniao da Conitec, a representante titular indicada relatou
que ha sete anos tem feito o tratamento com o beta-agal-
sidase, fornecido via governo federal. Alem das ocasioes
em que enfrenta dificuldade no recebimento da medicacao,
classificou como dificil a rotina de idas ate o hospital para
as Infusoes que precisam ser feitas a cada 14 dias, sem

£¥ Conitec
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que esse tempo cause prejuizos ao trabalho, por exemplo.

A participante trouxe casos de pacientes que moram nos
Estados Unidos e fazem uso do migalastate, tecnologia em
avaliacao pelo Plenario. Os relatos enfatizam os beneficios do
uso do medicamento por nao ser necessario ir até o hospital
e mesmo diminuir outros problemas referentes a infusao.
Ao falar sobre sua historia, a paciente contou ter recebido
0 diagnostico da doenca de Fabry ha 14 anos, apos outras
suspeitas (como de esclerose multipla).

A definicao veio por meio de um teste especifico, depois
que ela parou de andar, teve varias complicagoes neurolo-
gicas e falta de controle cervical. No entanto, diferente de
outros pacientes, a participante conta que nao sofre com
dores cronicas advindas da doenca. Citou 0 caso da irma
que sofre frequentemente com fortes dores gastrointesti-
nais e diarreia e também recebeu 0 mesmo diagnostico.
Hoje com 40 anos, a participante diz ter esperanca de ter
acesso ao migalastate. Ela acredita que o medicamento
representa uma chance de resolver grande parte dos pro-
blemas provocados pela doenca. Alem de facilitar o trata-
mento feito pelos pacientes, por ser de uso oral, sem ne-
cessidade de deslocamentos e maior tempo dedicado ao
atendimento em ambiente hospitalar.

0 video da 962 Reuniao pode ser acessado aqui.

£¥ Conitec


https://www.youtube.com/watch?v=YVSS-wFCmFY

RELATORIO PARA MIGALASTATE PARA O TRATAMENTO DE PACIENTES COM DOENGA DE FABRY
SOCIEDADE COM MUTAGOES SUSCETIVEIS E IDADE IGUAL OU SUPERIOR A 16 ANOS

Recomendacao inicial da Conitec

A Conitec recomendou Inicialmente a nao incorporagao
no SUS do medicamento migalastate para tratamento de
doenca de Fabry em pacientes com mutacgao suscetivel a
partir de 16 anos de idade. Esse tema foi discutido duran-
te 2 96 reuniao ordinaria da Comissao, realizada nos dias

/ e 8 de abril de 2021.

Na ocasiao, o Plenario considerou que os estudos so-
bre 0 migalastate nao demonstraram a existencia de be-
neficios clinicos suficientes, a exemplo de outros medica-
mentos ja disponiveis pelo SUS. Os gastos tambem seriam
murto elevadosdiante das vantagens advindas com 0 uso
do medicamento.

0 assunto esteve disponivel na consulta publica n°® 30,
durante 20 dias, no periodo de 26/04 a 17/05/2021, para
receber contribuigoes da sociedade (opinioes, sugestoes e
criticas) sobre o tema.

Resultado da consulta publica

Foram recebidas 629 contribuigoes, sendo 117 de cunho
tecnico-cientifico e 542 sobre experiéncia ou opiniao. A
maioria das contribuicoes discordou da recomendacao Ini-
cial da Conitec, de nao incorporagao do migalastate para a
condicao clinica em questao. As principais argumentacoes
destacaram beneficios clinicos, a comodidade de ser de
uso oral e o alto custo do medicamento.
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Recomendacao final da Conitec

Durante a 989 reuniao, realizada nos dias 9 e 10 de
junho de 2021, a Conitec recomendou a nao incorpora-
¢cao de migalastate para o tratamento de pacientes com
Doenca de Fabry com mutacoes suscetiveis e idade igual
ou superior a 16 anos no SUS. Os membros da Conitec
consideraram que os estudos sobre o migalastate mos-
tram incertezas e limitagoes quanto aos beneficios clini-
cos. Alem disso, foram consideradas bastante elevadas as
relacoes de custo-efetividade e o impacto orgamentario.

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
legais, decidiu nao incorporar, no ambito do Sistema Unico
de Saude - SUS, o migalastate para o tratamento de pa-
cientes com doenca de Fabry com mutacoes suscetiveis e
idade 1gual ou superior a 16 anos.

0 relatorio técnico completo de recomendacao da
Conitec esta disponivel aqui.
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http://conitec.gov.br/images/Relatorios/2021/20210708_Relatorio_632_Final_Migalastate_Fabry_P42.pdf

