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NOTA TECNICA 10222
IDENTIFICACAO DA REQUISICAO

CAMARA/VARA: 112 CACIV
COMARCA: 22 INSTANCIA

| - DADOS COMPLEMENTARES A REQUISICAO:

NUMERO DA SOLICITACAO: 2026.0010222

IDADE: 77 anos SEXO: Masculino

DOENCA(S) INFORMADAC(S): CID D46.9

PEDIDO DA ACAO: Fornecimento do medicamento luspatercept (Reblozyl®)

para tratamento de Sindrome Mielodisplasica.

FINALIDADE / INDICACAO: Fornecimento pelo plano de salde do
medicamento luspatercept (Reblozyl®) prescrito para tratamento de paciente
portador de Sindrome Mielodisplasica.

Il — PERGUNTAS DO JUIiZO:

Conforme definicdo do CFM o caso € de urgéncia ou emergéncia?

R: O quadro clinico descrito nos relatérios médicos ndo se configura
urgéncia conforme a Resolucéo do Conselho Federal de Medicina (CFM)
n° 1.4511.

O medicamento/tratamento relacionado esta incorporado ao SUS?

R: Ndo. A CONITEC (Comisséo Nacional de Incorporacéo de Tecnologias
no SUS) concentra suas avalia¢cGes recentes do farmaco principalmente
em outras condicdes como a beta-talassemia.

O medicamento solicitado consta do rol da ANS?

R: Ndo. A Agéncia Nacional de Saude Suplementar ainda néo realizou a
sua incorporacéo oficial ao seu Rol.

A luz da medicina baseada em evidéncia, ha eficacia, acuracia, efetividade e
seguranca do medicamento solicitado pela requerente?

R: Sim, conforme descricdo no topico seguinte.

Existe medicamento alternativo ao que ora € solicitado?

R: N&o, pois o Reblozyl® é um medicamento Unico em sua classe de
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maturacao eritroide ndo havendo no mercado outra marca com o
mesmo principio ativo.

O medicamento solicitado é de uso domiciliar ou somente pode ser
administrado em unidades de saude?

R: O medicamento solicitado é uma terapia de suporte hematoldgico de
aplicacdo ambulatorial subcutanea que deve ser administrado sob
supervisdo médica.

O medicamento solicitado é antineoplasico?

R: Nao, pois os antineoplasicos atuam destruindo, atacando ou inibindo
a multiplicacdo de células cancerigenas, enquanto o luspatercepte
(Reblozyl®) é um agente de maturacao eritroide que age como uma pro-
teina de fusé@o que bloqueia sinais inibitérios, permitindo que os glébu-
los vermelhos que ja estdo na medula consigam amadurecer e chegar
ao sangue.

Existe outro medicamento com 0 mesmo principio ativo de eficacia compro-
vada que pode substituir o solicitado pela autora?

R: N&o, atualmente n&o existe nenhum outro medicamento com o
mesmo principio ativo (luspatercepte) que possa substituir o Reblozyl.

O medicamento solicitado possui registro na ANVISA?

R: Sim.

lIl — CONSIDERACOES/RESPOSTAS:

Conforme a documentacao apresentada, trata-se de paciente de 77 anos,

portador de sindrome mielodisplasica sintomatica (anemia refrataria com
sideroblastos em anel). Esta em tratamento com eritropoetina e filgrastim,
porém vem evoluindo com piora da anemia e necessidade de transfusfes
frequentes. No estudo medular, consta maturagdo sequencial normal da série
granulocitica e sem aumento de blastos. S&do relatadas as comorbidades
diabetes mellitus, com neuropatia diabética, hipertensdo arterial sistémica,
insuficiéncia arterial periférica em membros inferiores e aneurisma de aorta
abdominal. Performance status ECOG-1. Em virtude da falta de resposta

terapéutica satisfatéria a despeito do tratamento com agentes estimuladores
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da eritropoiese a médica assistente prescreveu o medicamento luspatercept

(Reblozyl®) subcutaneo a cada 21 dias com o objetivo de reduzir a
dependéncia transfusional e melhorar os parametros hematologicos do
paciente. O tratamento foi negado pelo plano de saude com o argumento de
gue a medicacdo ndo consta no rol de procedimentos obrigatorios da ANS.

A Sindrome Mielodisplasica (SMD) sdo um grupo de neoplasias da
medula Ossea caracterizadas por hematopoese ineficaz e manifestada por
displasia morfolégica em células hematopoéticas e por citopenia(s) no sangue
periférico, na auséncia de outras causas que justifiguem a(s) citopenia(s).
Predominantemente uma doenca dos idosos (a idade mediana dos pacientes
ao diagnostico € 75,7 anos), a SMD pode evoluir para leucemia mieloide aguda
(LMA) e é mais comum em homens (aproximadamente 2:1). Sua incidéncia no
Reino Unido é de 3,72/100.000 habitantes/ano. No Brasil, segundo dados dos
sistemas de informacdes hospitalares e ambulatoriais do SUS, de 2019 a 2021
registraram-se, por Sindrome Mielodisplasica, 7.648 internacdes (média anual
de 2.549) e 42.994 (média anual de 14.331) procedimentos ambulatoriais.

Pacientes com suspeita de Sindrome Mielodisplasica devem ser
avaliados por um especialista ha area de hematologia para serem submetidos
a investigacao diagnostica.

A Sindrome Mielodisplasica de baixo risco inclui pacientes classificados
por meio do Sistema Internacional de Escore Prognoéstico (International
Prognostic Scoring System [IPSS]) baixo e intermediario-1 e do Sistema
Internacional de Escore Prognoéstico Revisado (Revised International
Prognostic Scoring System [IPSS-R]) como muito baixo, baixo e intermediario
até 3,5 pontos.

A Unica terapia curativa para a Sindrome Mielodisplasica € o transplante
de células-tronco hematopoéticas (TCTH) alogénico, reservado
preferencialmente para pacientes abaixo de 75 anos e sindrome
mielodisplasica de risco intermediario e alto definidos pelo IPSS e IPSS-R. O
objetivo principal da terapia da Sindrome Mielodisplasica de baixo risco é

melhorar a(s) citopenia(s), a fim de prevenir complica¢cdes, como sangramento
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e infecgOes graves, reduzir a necessidade de transfusao de hemocomponentes

e melhorar a qualidade de vida dos pacientes. A observacao clinica, sem
necessidade de terapia especifica, pode ser a melhor opcéo para pacientes
com Sindrome Mielodisplasica de baixo risco e citopenia(s) assintomatica(s).
A deteccdo de sinais de gravidade ou evolucdo da doenca indicam a
necessidade de terapia especifica. Os indicadores de evolucdo sdo o
agravamento de citopenia(s) e um numero crescente de blastos no sangue
periférico ou medula 6ssea e evolucao clonal.

Os cuidados de suporte com transfusdes de hemocomponentes sao
fundamentais para o tratamento de pacientes com SMD. O Protocolo Clinico e
Diretrizes Terapéuticas (PCDT) do Ministério da Saude para Sindrome
Mielodisplasica de Baixo Risco! lista os seguintes medicamentos para a terapia
da SMD: alfaepoetina, filgrastim e talidomida. O luspatercepte ndo é citado
como alternativa e ndo consta na lista de distribuicdo padréo das farmacias do
SUS para SMD. A CONITEC emprega suas avaliacdes recentes deste farmaco
principalmente em outras condi¢cdes (como a beta-talassemia, que enfrentou
pareceres iniciais de néo incorporacao devido ao alto impacto orcamentario).

O Reblozyl® (luspatercepte) teve seu registro atualizado na ANVISA em
2021. E indicado para o tratamento de pacientes adultos com anemia depen-
dente de transfuséo devido a sindromes mielodisplasicas (SMD) de risco muito
baixo a intermediario com sideroblastos em anel e que sejam refratarios, into-
lerantes ou inelegiveis para tratamento com agente estimulante da eritropoiese
(ESA). Também € indicado para o tratamento de pacientes adultos com anemia
dependente de transfusdo associado com beta-talassemia. O medicamento
atua ligando-se a ligandos da superfamilia TGF-3, promovendo a maturacao
final dos globulos vermelhos na medula 6ssea. Estudos de vida real e revisbes
sistematicas continuam a validar esses resultados, confirmando um perfil de
toler&ncia manejavel, onde os efeitos colaterais mais comuns séo fadiga, diar-
reia e fraqueza de grau leve a moderado?.

As principais evidéncias cientificas baseiam-se em dois grandes en-
saios clinicos: Estudo MEDALIST e Estudo COMMANDS. O MEDALIST € um
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estudo de Fase 3 que demonstrou a capacidade do Reblozyl® de tratar efi-
cazmente a anemia associada a sindromes mielodisplasicas em pacientes
adultos que dependem de transfusao de sangue. Os resultados em sindro-
mes mielodisplasicas demonstraram que 37,9% dos pacientes tratados
com Reblozyl® alcancaram independéncia das transfusbes de sangue
por pelo menos oito semanas durante as primeiras 24 semanas em com-
paracdo com 13,2% de pacientes com placebo?.

O estudo COMMANDS é um ensaio clinico de Fase 3 que estabeleceu
o luspatercepte como terapia de primeira linha para pacientes com SMD de
baixo risco que necessitam de transfusfes, mas que nunca foram tratados
com Agentes Estimuladores da Eritropoiese (AEES). O luspatercepte quase
dobrou a taxa de sucesso: 58,5% dos pacientes atingiram independéncia
transfusional por =2 12 semanas, em comparacgéo a 31,2% com epoetina alfa*.
O perfil de seguranca de Reblozyl® (luspatercepte) mostrou-se bem toleravel
em ambos os estudos.

A agéncia canadense CADTH (atual Canada’s Drug Agency) emitiu
uma recomendacédo favoravel ao reembolso do Reblozyl® (luspatercepte)
para o tratamento de pacientes adultos com anemia dependente de transfu-
sdo associada a Sindromes Mielodisplasicas (SMD) em pacientes de risco
muito baixo, baixo ou intermediario, com sideroblastos em anel na medula
0ssea, que sejam dependentes de transfusdes e que apresentem falha ou
nao sejam elegiveis para o tratamento convencional com Agentes Estimulan-
tes da Eritropoiese (como a epoetina alfa).®

A agéncia NICE suspendeu a avaliacdo do Reblozyl® (luspatercepte)
para anemia por sindromes mielodisplasicas apds a fabricante néo ter
submetido até o momento o dossié de evidéncias necessario para uma
recomendacdo favoravel para o NHS, embora especialistas reconhecam o
potencial do medicamento como segunda linha. ®

O quadro clinico descrito nos relatorios médicos ndo se configura ur-
géncia conforme a Resolucado do Conselho Federal de Medicina (CFM) n°
1.4511.
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IV — CONCLUSAO:

Considerando o caso concreto do presente auto, trata-se paciente de 77
anos, portador de sindrome mielodisplasica sintomatica, com sideroblastos em
anel, com maturacdo sequencial normal da série granulocitica; sem aumento
de blastos e refratario ao tratamento com eritropoetina e filgrastim com
necessidade de transfusdes frequentes;

Considerando haver evidéncias cientificas que mostraram elevado
percentual (37,9% versus 13,2%) dos pacientes tratados com Reblozyl®
alcancaram independéncia das transfusdes de sangue por pelo menos oito
semanas durante as primeiras 24 semanas de analise e aumento do tempo
total sem precisar de transfusoes;

Considerando que as diretrizes nacionais e internacionais indicam o uso
de luspatercepte nas Sindromes Mielodisplasicas (SMD) em pacientes de risco
muito baixo, baixo ou intermediario, com sideroblastos em anel na medula
0ssea, que sejam dependentes de transfusbes e apresentarem falha ou néo
serem elegiveis para o tratamento convencional com Agentes Estimulantes da
Eritropoiese (como a epoetina alfa);

Considerando que o Reblozyl® € um medicamento Unico em sua classe
de maturacao eritroide ndo havendo no mercado outra marca com 0 mesmo
principio ativo;

Considerando, porém, que o Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas
(PCDT) do Ministério da Saude para Sindrome Mielodisplasica de Baixo Risco
ndo cita o uso do luspatercepte nas Sindromes Mielodisplasicas e que a
CONITEC foca suas avalia¢ces recentes do farmaco principalmente em outras
indicacodes;

Este NATJUS considera a presente demanda como justificada.
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