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NOTA TÉCNICA 10503 

IDENTIFICAÇÃO DA REQUISIÇÃO 

CÂMARA/VARA: Unidade Jurisdicional Única dos Juizados Especiais 

COMARCA: Timóteo 

I – DADOS COMPLEMENTARES À REQUISIÇÃO: 

IDADE: 21 anos 

PEDIDO DA AÇÃO: 

DOENÇA(S) INFORMADA(S): Sirolimus (Rapamune) 1 mg 

FINALIDADE / INDICAÇÃO: Síndrome Linfoproliferativa Autoimune (ALPS)  

REGISTRO NO CONSELHO PROFISSIONAL: CRM-SP 178299 

NÚMERO DA SOLICITAÇÃO: 2026.0010503 

II – PERGUNTAS DO JUÍZO 

1. À luz dos relatórios médicos de evento 1, DOC5, evento 1, DOC e 

evento 10, DOC3, é possível afirmar que o autor é portador de Síndrome 

Linfoproliferativa Autoimune (ALPS – Autoimmune Lymphoproliferative 

Syndrome – CID D47.9)? Em caso positivo, esclareça se os elementos 

clínicos e laboratoriais constantes dos autos são suficientes para corrobo-

rar esse diagnóstico, indicando os critérios técnico-científicos utilizados. 

2. O uso do medicamento Sirolimo (Rapamune) 1 mg para tratamento da 

Síndrome Linfoproliferativa Autoimune (ALPS) encontra respaldo nas me-

lhores evidências científicas atualmente disponíveis? Informe, se possível, 

o grau de evidência existente (ensaios clínicos randomizados, estudos ob-

servacionais, revisões sistemáticas, metanálises, consensos de especia-

listas ou outros), as principais diretrizes clínicas nacionais e internacionais 

aplicáveis, esclarecendo, ainda, se eventual ausência de ensaios clínicos 

randomizados decorre das características epidemiológicas da doença. 

3. O medicamento pleiteado possui registro sanitário válido perante a AN-

VISA? Em caso positivo, esclareça se a indicação postulada nos autos 
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constitui utilização off label e se essa modalidade de prescrição é atual-

mente aceita pela comunidade científica, pelas sociedades médicas espe-

cializadas e pelas diretrizes clínicas vigentes. 

4. Existem Protocolos Clínicos e Diretrizes Terapêuticas (PCDT), parece-

res da CONITEC, Notas Técnicas ou outros atos oficiais do Ministério da 

Saúde especificamente destinados ao tratamento da Síndrome Linfoproli-

ferativa Autoimune (ALPS)? Indique-os. Em caso negativo, indique quais 

diretrizes clínicas internacionais atualmente orientam o tratamento da en-

fermidade. 

5. Existem medicamentos, procedimentos ou outras estratégias terapêuti-

cas disponibilizados pelo Sistema Único de Saúde aptos ao tratamento 

da ALPS? Em caso positivo, indique quais são, esclarecendo se apresen-

tam eficácia, segurança e prognóstico equivalentes ao Sirolimo, bem como 

em quais hipóteses clínicas são recomendados. 

6. À luz da documentação médica constante dos autos e da literatura ci-

entífica atualmente disponível, é possível concluir que o tratamento pres-

crito observa a sequência terapêutica usualmente recomendada para pa-

cientes portadores de ALPS? Caso negativo, indicar quais etapas terapêu-

ticas ainda seriam recomendadas segundo a medicina baseada em evi-

dências. 

7. Considerando o quadro clínico individualizado do autor e a literatura ci-

entífica atualmente disponível, é possível concluir que o Sirolimo constitui 

tratamento clinicamente imprescindível ao caso concreto ou se existem 

alternativas terapêuticas de eficácia equivalente disponíveis ao paciente? 

Fundamente tecnicamente. 

8. Considerando o quadro clínico descrito nos autos, a ausência ou o re-

tardamento do início do tratamento com Sirolimo poderá acarretar agrava-

mento significativo da doença, progressão para complicações graves, 

dano irreversível, evolução para linfoma ou aumento relevante do risco de 

óbito? Esclareça a probabilidade e a urgência desses riscos. 

9. Há evidências científicas de que o início precoce da terapia com Sirolimo 
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interfere positivamente no prognóstico da ALPS, reduzindo o risco de com-

plicações, hospitalizações, necessidade de tratamentos mais agressivos 

ou evolução da doença? 

10. Considerando os elementos constantes dos autos, é possível concluir 

que, sob a perspectiva exclusivamente técnico-científica, o caso concreto 

reúne os pressupostos médicos que justificam a utilização do Sirolimo, in-

clusive diante da inexistência de protocolo específico para a enfermidade, 

da raridade da doença e das evidências científicas atualmente disponí-

veis? Fundamente. 

III – CONSIDERAÇÕES/RESPOSTAS 

Dados de literatura (copilados) 

Sirolimus (Rapamune) é um tratamento eficaz e considerado de primeira 

linha para citopenias autoimunes e linfoproliferação refratárias na Sín-

drome Linfoproliferativa Autoimune (ALPS), atuando por inibição de mTOR 

que induz apoptose seletiva das células T duplo-negativas (DNT) patoló-

gicas, poupando outras populações linfocitárias. Blood + 1[1-2] 

Mecanismo e evidência de eficácia 

Como a ALPS resulta de defeitos na via extrínseca de apoptose (mais co-

mumente mutações em FAS), o sirolimus contorna esse defeito induzindo 

apoptose pela via intrínseca (mitocondrial) via inibição do mTOR. Autoi-

mmunity Reviews + 1[3-4] Em um estudo prospectivo multicêntrico, todos 

os 12 pacientes pediátricos com ALPS tratados com sirolimus em mono-

terapia alcançaram remissão completa e duradoura, com melhora rápida 

das citopenias autoimunes, linfadenopatia e esplenomegalia em 1 a 3 me-

ses, e desaparecimento das células DNT na maioria dos casos. 

Blood[1] Esses achados foram confirmados em coortes adicionais, inclu-

sive um estudo mais recente com 23 crianças, que mostrou aumento de 

Tregs (CD4+CD25+Foxp3+) e TGF-β sérico associado à resposta clí-
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nica. Pediatric Blood & Cancer + 1[2][5] Relatos de caso também docu-

mentam resolução completa de citopenias e linfoproliferação com boa to-

lerabilidade. Pediatric Hematology/Oncology[6] 

Dose e monitorização 

No estudo multi-institucional em ALPS, a dose inicial utilizada foi de 2–2,5 

mg/m² (dose máxima 4 mg/dia), com nível-alvo de 5–15 ng/mL. Pediatric 

Blood & Cancer[2] Pontos importantes de monitorização, extrapolados de 

dados de bula e de outras indicações: 

• Monitorização de níveis séricos (trough): recomendada em todos os 

pacientes, especialmente crianças ≥13 anos com peso <40 kg, insuficiên-

cia hepática ou uso concomitante de inibidores/indutores potentes do 

CYP3A4; ajustes de dose não devem ser feitos antes de atingir o estado 

de equilíbrio (aguardar pelo menos 7–14 dias após mudança de dose an-

tes de novo ajuste, dado a meia-vida longa). FDA + 1[7-8] 

• Exames laboratoriais: hemograma completo, função renal, perfil lipí-

dico (risco de hiperlipidemia) e pressão arterial devem ser monitorados re-

gularmente. Chest[9] 

• Efeitos adversos: níveis >15 μg/L associam-se a maior risco de trom-

bocitopenia e hiperlipidemia, embora esses dados sejam extrapolados de 

população transplantada. No estudo de ALPS, o sirolimus foi geralmente 

bem tolerado com poucos efeitos colaterais. Blood + 1[1][10] 

• Em crianças pequenas/lactentes, a farmacocinética varia considera-

velmente com a idade, exigindo doses proporcionalmente menores para 

atingir o mesmo alvo terapêutico, reforçando a necessidade de monitori-

zação individualizada. Pediatric Blood & Cancer[11] 

Não há recomendações padronizadas e universalmente aceitas para o 

manejo da ALPS; outras opções incluem corticosteroides, micofenolato 

mofetila, imunoglobulina IV e rituximabe, mas o sirolimus tem se desta-

cado pelos resultados superiores e efeito poupador de esteroides, sendo 

hoje considerado por muitos especialistas como terapia de primeira linha 
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para pacientes que necessitam de tratamento crônico. Pediatric Blood & 

Cancer + 1[2-3] 

 

Padronização no SUS 

Relação Nacional de Medicamentos Essenciais - RENAME 2024 

✔ Portaria Conjunta SAS/SCTIE/MS nº 4, de 10 de janeiro de 

2019 - Protocolo Clínico e Diretrizes Terapêuticas para Imunossupressão 

no Transplante Hepático em Pediatria 

✔ Portaria Conjunta SAES/SCTIE/MS nº 1, de 05 de janeiro de 

2021 - Protocolo Clínico e Diretrizes Terapêuticas para Imunossupressão 

em Transplante Renal 

✔ Portaria Conjunta SAES/SCTIE/MS nº 13, de 12 de agosto de 

2021 - Protocolo Clínico e Diretrizes Terapêuticas da Linfangioleiomioma-

tose 

O medicamento sirolimo está padronizado pelo Ministério da Saúde 

para Imunossupressão no Transplante Renal – CID10 Z94.0, T86.1, 

Imunossupressão no Transplante Hepático em pediatria – CID10 Z94.4, 

T86.4 e Linfangioleiomiomatose – CID10 J84.8, por meio do Componente 

Especializado da Assistência Farmacêutica (CEAF), nas apresentações de 

1 mg e 2 mg (drágeas), sendo necessário o preenchimento dos critérios de 

inclusão definidos pelo Protocolo Clínico e Diretrizes Terapêuticas – PCDT 

da doença.. 

Para consultar quais documentos deverão ser apresentados para as soli-

citações de medicamentos do CEAF clique em Acesso ao Componente 

Especializado da Assistência Farmacêutica - CEAF. 

Cabe ao paciente a responsabilidade de buscar atendimento pela via 

administrativa por meio do CEAF e atender as exigências preconiza-

das no PCDT (exames, documentos, receita, termo de consentimento e 

https://bvsms.saude.gov.br/bvs/publicacoes/relacao_nacional_medicamentos_2024.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2019/portariasconjuntas_sctie_sas_1a4_2019-1.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2019/portariasconjuntas_sctie_sas_1a4_2019-1.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/protocolos/pcdt_imunossupressonotransplantehepaticoempediatria.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/protocolos/pcdt_imunossupressonotransplantehepaticoempediatria.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2021/20210111_portaria_conjunta_01.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2021/20210111_portaria_conjunta_01.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/protocolos/20210113_pcdt_imunossupressao_transplante-renal.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/protocolos/20210113_pcdt_imunossupressao_transplante-renal.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2021/20210820_portaria_conjunta_13.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2021/20210820_portaria_conjunta_13.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/protocolos/20210820_portaria_conjunta_n13_pcdt_lam.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/protocolos/20210820_portaria_conjunta_n13_pcdt_lam.pdf
http://infosus.saude.sc.gov.br/index.php/Componente_Especializado_da_Assistência_Farmacêutica_(CEAF)
http://infosus.saude.sc.gov.br/index.php/Componente_Especializado_da_Assistência_Farmacêutica_(CEAF)
http://infosus.saude.sc.gov.br/index.php/Acesso_ao_Componente_Especializado_da_Assistência_Farmacêutica_-_CEAF
http://infosus.saude.sc.gov.br/index.php/Acesso_ao_Componente_Especializado_da_Assistência_Farmacêutica_-_CEAF
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laudo médico, entre outros) para solicitação e possibilidade de deferimento 

do medicamento. Os documentos serão analisados por técnicos da 

SES/SC, e estando de acordo com o protocolo, os medicamentos serão 

liberados e posteriormente ficarão disponíveis para o paciente na sua res-

pectiva unidade de saúde e serão entregues conforme o tempo previsto 

para cada tratamento. 

Ampliação de uso 

A Comissão Nacional de Incorporação de Tecnologias no SUS 

– CONITEC por meio do Relatório de Recomendação nº 200, aprovado pelo 

Ministério da Saúde por meio da Portaria SCTIE/MS nº 3, de 14 de janeiro 

de 2016, tornou pública a decisão de incorporar o uso dos 

imunossupressores (entre eles o sirolimo) em transplante pulmonar, 

com terapia de resgate e conforme estabelecido em Protocolo do 

Ministério da Saúde, no âmbito do Sistema Único de Saúde - SUS. 

Conforme informado, por meio eletrônico, pela Coordenação de Protoco-

los Clínicos e Diretrizes Terapêuticas (CPCDT) em 28/05/2020, não há in-

dicação de uso prevista em bula para o transplante pulmonar e cardíaco, 

além disso, não houve progresso junto à ANVISA quanto à autorização do 

uso off label de medicamentos analisados pela CONITEC e com recomen-

dação favorável à incorporação ao SUS, conforme previsão expressa do 

art. 21, do Decreto nº 8077/2013. Dessa maneira, foram realizadas apenas 

as recomendações iniciais da CONITEC e postergadas as finais, no 

aguardo de solução administrava para a questão. Conforme a Portaria 

Conjunta nº 2, de 5 de janeiro de 2021 foi aprovado o Protocolo Clínico e 

Diretrizes Terapêuticas para Imunossupressão no Transplante Cardí-

aco que excluiu o medicamento sirolimo do PCDT, pois o mesmo não tem 

indicação em bula para a imunossupressão no transplante cardíaco. Para 

o transplante pulmonar, ainda não há PCDT publicado. 

http://infosus.saude.sc.gov.br/index.php/CONITEC
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/2016/relatorio_everolimo-sirolimo-tacrolimo_final.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2016/portariasctie_1a5_2016.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2016/portariasctie_1a5_2016.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2021/20210111_portaria_conjunta_02-1.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2021/20210111_portaria_conjunta_02-1.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/protocolos/20210121_portaria_conjunta_pcdt_imunossupressao_transplante_cardiaco.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/protocolos/20210121_portaria_conjunta_pcdt_imunossupressao_transplante_cardiaco.pdf
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/protocolos/20210121_portaria_conjunta_pcdt_imunossupressao_transplante_cardiaco.pdf
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Portanto, apesar da Portaria SCTIE/MS nº 3, de 14 de janeiro de 2016, o 

medicamento sirolimo como imunossupressor no transplante pulmonar, 

ainda não se encontra disponível para a população por meio do SUS. 

A CONITEC, por meio do Relatório de Recomendação nº 1042, aprovado 

pelo Ministério da Saúde por meio da Portaria SECTICS/MS nº 84, de 19 

de outubro de 2025, tornou pública a decisão de incorporar o sirolimo 

para o tratamento da imunossupressão em pacientes adultos subme-

tidos a transplante hepático durante a infância, conforme diretriz do 

Ministério da Saúde, no âmbito do Sistema Único de Saúde - SUS. 

Conforme determina o Art. 25 do Decreto 7.646/2011, o prazo máximo 

para efetivar a oferta ao SUS é de cento e oitenta dias (180 dias) a partir 

da publicação da portaria. Este prazo se faz necessário para os trâmites 

operacionais: 

- pactuação na Comissão Intergestores Tripartite (CIT) para definir qual 

ente vai custear a aquisição; 

- elaboração ou atualização pela CONITEC de Protocolo Clínico e Diretri-

zes Terapêuticas (PCDT) para orientação de uso racional; 

- publicação de código na tabela SIGTAP/SIA/SUS para que seja possí-

vel parametrizar o sistema que gerencia o CEAF; 

- processo licitatório para aquisição; 

- envio efetivo da tecnologia ao Estado. 

Portanto, apesar da publicação da Portaria SECTICS/MS nº 84, de 19 de 

outubro de 2025, o sirolimo para o tratamento da imunossupressão em 

pacientes adultos submetidos a transplante hepático durante a infância, 

ainda não se encontra disponível para a população por meio do SUS. 

 

https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2016/portariasctie_1a5_2016.pdf
http://infosus.saude.sc.gov.br/index.php/CONITEC
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/2025/relatorio-de-recomendacao-no-1042-sirolimo
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2025/portaria-sectics-ms-no-84-de-19-de-outubro-de-2025
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2025/portaria-sectics-ms-no-84-de-19-de-outubro-de-2025
https://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_ato2011-2014/2011/decreto/d7646.htm
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2025/portaria-sectics-ms-no-84-de-19-de-outubro-de-2025
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2025/portaria-sectics-ms-no-84-de-19-de-outubro-de-2025
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Diferenca entre Linfangioleiomiomatose e Síndrome Linfoprolifera-

tiva Autoimune (ALPS) 

Linfangioleiomiomatose (LAM) e Síndrome Linfoproliferativa Autoimune 

(ALPS) são doenças completamente distintas, sem relação fisiopatológica 

entre si — diferem em órgão-alvo, mecanismo genético, população afe-

tada e apresentação clínica. 

Na LAM, a apresentação clássica é pneumotórax espontâneo recorrente 

em mulher na quarta ou quinta décadas de vida, ou dispneia progressiva 

frequentemente confundida com asma/DPOC; o diagnóstico é firmado por 

TC de tórax com cistos difusos de paredes finas, associado a achados 

como esclerose tuberosa, angiomiolipoma, VEGF-D elevado ou quilotórax. 

A histopatologia mostra proliferação de células musculares lisas fusifor-

mes atípicas nas paredes dos cistos pulmonares. 

Já na ALPS, o defeito está na via extrínseca de apoptose linfocitária (mais 

frequentemente FAS), levando ao acúmulo de células T duplo-negativas e 

a linfadenopatia/esplenomegalia crônicas desde a infância, com citopenias 

autoimunes (frequentemente anemia hemolítica e trombocitopenia) e risco 

aumentado de linfoma de células B. Autoimmunity Reviews O diagnóstico 

baseia-se em critérios revisados do NIH (2009), incluindo linfoproliferação 

crônica não maligna, elevação de células T duplo-negativas e defeito fun-

cional de apoptose in vitro. Blood +Em resumo, LAM é uma pneumopa-

tia cística rara e progressiva ligada à via mTOR que afeta quase exclusi-

vamente mulheres adultas, enquanto ALPS é uma imunodeficiência gené-

tica da apoptose que se manifesta na infância com linfoproliferação e au-

toimunidade — não há sobreposição fisiopatológica, epidemiológica ou te-

rapêutica relevante entre as duas condições. 

O sirolimo não está disponível no SUS para tratamento da Síndrome Lin-

foproliferativa Autoimune (ALPS) 
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Tratamento da ALPS de acordo com literatura (dados copilados) 

Sirolimus e micofenolato de mofetila (MMF) são as terapias poupado-

ras de corticoide mais bem estudadas e eficazes na ALPS, sendo con-

siderados de primeira linha para pacientes que necessitam de tratamento 

crônico. Paediatric Drugs 

Abordagem geral 

• Fenótipos leves podem ser apenas observados ou tratados com cur-

sos curtos e intermitentes de corticosteroides. Pediatric Blood & Cancer 

• Corticosteroides e imunossupressores em geral não reduzem a lin-

fadenopatia a longo prazo e ficam reservados para complicações graves 

de linfoproliferação (obstrução de vias aéreas, hiperesplenismo significa-

tivo) e/ou manifestações autoimunes. GeneReviews® [Internet]. Updated 

2017 Aug 24. 

Sirolimus (inibidor de mTOR) 

• É o agente preferido para tratamento sustentado da linfoprolifera-

ção, com manutenção de remissão mesmo após interrupção. GeneRevi-

ews® [Internet]. Updated 2017 Aug 24. 

• Em estudo prospectivo multiinstitucional, dose inicial de 2–2,5 

mg/m² (máximo 4 mg/dia), com níveis-alvo de 5–15 ng/mL; todos os 12 

pacientes com ALPS obtiveram resposta completa rápida e duradoura 

em citopenias autoimunes, linfadenopatia e esplenomegalia. Pediatric 

Blood & Cancer 

• Induz apoptose de linfócitos anormais e aumenta Tregs, normali-

zando as células T duplo-negativas (DNT) — efeito não observado com 

outros agentes. European Journal of Haematology 

• Toxicidades comuns: hipercolesterolemia, hipertensão e mucosite; 

requer monitorização de níveis séricos. European Journal of Haemato-

logy 

Micofenolato de mofetila (MMF) 
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• É o imunossupressor mais estudado após corticosteroides; mais de 

30 pacientes tratados, com >80% apresentando melhora mensurável da 

doença autoimune. European Journal of Haematology 

• Não melhora consistentemente a linfoproliferação nem normaliza 

DNTs, e a resposta é frequentemente parcial. European Journal of Hae-

matology 

• Bem tolerado, mas pode causar diarreia e citopenias (principal-

mente neutropenia), exigindo acompanhamento. European Journal of 

Haematology 

 

Outras opções 

• Rituximab pode eliminar linfócitos B autorreativos, mas associa-se 

a hipogamaglobulinemia prolongada e maior risco de imunodeficiência 

comum variável (CVID); resposta geralmente transitória, o que faz alguns 

autores não recomendarem seu uso. Pediatric Blood & Cancer + 

• Esplenectomia é reservada como último recurso para citopenias re-

fratárias com risco de vida e/ou hiperesplenismo grave, devido ao alto 

risco de sepse pós-esplenectomia e recidiva de citopenias. GeneRevi-

ews® [Internet]. Updated 2017 Aug 24. 

• Linfoma associado à ALPS é tratado com protocolos convencionais 

de quimioterapia. GeneReviews® [Internet]. Updated 2017 Aug 24. 

• Transplante de células-tronco hematopoiéticas (TCTH) é o único 

tratamento curativo, reservado a fenótipos graves (ex.: ALPS-FAS por 

variantes bialélicas), citopenias autoimunes graves/refratárias, linfoma ou 

complicações de imunossupressão prolongada. GeneReviews® [Inter-

net]. Updated 2017 Aug 24.  

• Vacinação e profilaxia com penicilina são fortemente recomenda-

das em pacientes esplenectomizados. GeneReviews® [Internet]. Upda-

ted 2017 Aug 24.[ 
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Não há recomendações padronizadas e universalmente estabelecidas 

para o manejo da ALPS; a escolha terapêutica é individualizada con-

forme gravidade e resposta. Autoimmunity Reviews. 

 

Os objetivos do tratamento da ALPS são prevenir danos aos órgãos e 

controlar os sintomas. Seu médico monitorará sua contagem de glóbulos 

brancos e ficará atento ao inchaço do baço e dos linfonodos. 

O transplante de células-tronco hematopoiéticas (TCTH), também conhe-

cido como transplante de medula óssea, é o único tratamento curativo para 

a Síndrome Linfoproliferativa Autoimune (ALPS), o Sistema Único de 

Saúde (SUS) o indica exclusivamente para casos graves e que não res-

pondem aos medicamentos tradicionais. 

IV – CONCLUSÕES: 

✔ Sirolimus (Rapamune) é um tratamento eficaz e considerado de 

primeira linha para citopenias autoimunes e linfoproliferação 

refratárias na Síndrome Linfoproliferativa Autoimune (ALPS), 

atuando por inibição de mTOR que induz apoptose seletiva das 

células T duplo-negativas (DNT) patológicas, poupando outras 

populações linfocitárias. 

✔ Sirolimus e micofenolato de mofetila (MMF) são as terapias 

poupadoras de corticoide mais bem estudadas e eficazes na 

ALPS, sendo considerados de primeira linha para pacientes que 

necessitam de tratamento crônico 

✔ A medicação ( sirolimus) não está disponível no SUS parta 

tratamento da Síndrome Linfoproliferativa Autoimune (ALPS), 

✔ A medicação micofenolato de mofetila não está disponível no SUS 

para tratamento da Síndrome Linfoproliferativa Autoimune (ALPS) 

✔ O transplante de células-tronco hematopoiéticas (TCTH), também 

conhecido como transplante de medula óssea, é o único tratamento 
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curativo para a Síndrome Linfoproliferativa Autoimune (ALPS),   

e  está disponível no Sistema Único de Saúde (SUS) 

✔ Não há recomendações padronizadas e universalmente 

estabelecidas para o manejo da ALPS; a escolha terapêutica é 

individualizada conforme gravidade e resposta. Autoimmunity 

Reviews 
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