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NOTA TECNICA N2 4716/2025 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Processo n? 5000685-90.2025.4.03.612100
1.3. Data da Solicitagdo: 12/06/2025

1.4. Data da Resposta: 11/08/2025

2.Requerido:
SAUDE PUBLICA

3. Paciente

3.1. Data de Nascimento/Idade: 02/04/1965 - 60 anos

3.2. Sexo: Feminino

3.3. Cidade/UF: Taubaté/SP

3.4. Histérico da doenga: Sindrome Mielodisplasica na espécie Anemia Refrataria com
Sideroblastos em Anel (SMD-ARSA) — CID D46.1

4. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)
Manifestacdo acerca do preenchimento dos requisitos estipulados no item 2 das teses
fixadas no Tema n2 06 do E. STF.
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5. Descricao da Tecnologia
5.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Disponivel no Existe Genérico ou

Medicamento Principio Ativo Registro na ANVISA SUS? Opgdes disponiveis no SUS / Informagdes sobre o financiamento Similar?

ALFAEPOETINA, FILGRASTIM, TALIDOMIDA E TRANSPLANTE DE
REBLOZYL 75 MG LUSPATERCEPTE 1018004110011 NAO CELULAS-TRONCO HEMATOPOETICAS (TCTH) ALOGENICO PARA NAO
PACIENTES ELEGIVEIS

Medicamento Marca Comercial Laboratério Apresentagao PMVG Dose Custo Anual*
BRISTOL-MYERS SQUIBB 25 MG PO LIOF SOLINJ SCCT 50 MG A CADA 3 SEMANAS,
REBLOZYL REBLOZYL FARMACEUTICA LTDA FA VD TRANS R59.963,74 USO CONTINUO RS 338.767,16
CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO RS 338.767,16
MEDICO PRESCRITOR SAUDE PUBLICA

* Calculo anual somente para medicamentos ndo incorporados na politica publica do SUS, mas com registro na ANVISA, conforme Tema de Repercussdo Geral n2 1234.
5.2. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos CMED/Anvisa - Referéncia agosto/2025.

5.3. Recomendacdes da CONITEC: Até a presente data, ndo had recomendacdo favoravel a incorporacdo do luspatercepte para tratamento de
SMD pela CONITEC.
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6. Discussao e Conclusao

6.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia:

Sobre a Sindrome Mielodisplasica:

A sindrome mielodisplasica (SMD) é um grupo heterogéneo de doencgas no qual ha
uma proliferacdo anormal (doenca clonal) e altera¢des na maturacdo das células da medula
O0ssea que produzem as células sanguineas (gldbulos brancos, gldbulos vermelhos e
plaquetas). Pode causar, portanto, anemia, queda na contagem sanguinea dos gldbulos
brancos (neutropenia) e/ou queda nas plaquetas do sangue (plaquetopenia).
Consequentemente, os individuos afetados podem desenvolver sintomas de anemia
(fadiga, cansago), sangramentos e/ou infec¢es.

Alguns tipos de SMD podem evoluir para leucemia aguda. Existem diversos subtipos
de SMD, alguns classificados como sendo de baixo/intermediario risco, outros como sendo
de alto risco. Exemplo de um subtipo de SMD classificado como de alto risco é forma
“anemia refratdria com excesso de blastos” (AREB).

Tratamento:

O tratamento da SMD depende de seu subtipo, da presenga de sintomas, da
situagao clinica do individuo doente e do risco de o paciente vir a evoluir para leucemia
aguda (baixo versus alto risco). Individuos com doenga de alto risco e com boa situagao
clinica (bom performance status) podem, na maioria dos casos, ser tratados com
guimioterapia de alta intensidade associada ou ndo ao transplante de medula éssea
alogénico. Esta é a Unica modalidade de tratamento com potencial de curar a SMD. Agentes
guimioterapicos hipometilantes, tal como a azacitidina, podem também ser utilizados no
tratamento desse grupo de pacientes. Os doentes com SMD de baixo risco, se sintomaticos,
devem ser tratados com terapia de suporte (transfusGes de globulos vermelhos e/ou
plaguetas), eritropoetina recombinante (alfaepoetina), fatores de crescimento da
linhagem mieloide (filgrastim), imunomoduladores (talidomida ou lenalidomida) e/ou
guimioterapia com farmacos hipometilantes (azacitidina ou decitabina).

Para os doentes com SMD de alto risco, o SUS disponibiliza quimioterapia de alta
intensidade e o transplante de medula éssea alogénico. Para os demais pacientes, o SUS
disponibiliza a eritropoetina recombinante (alfaepoetina), o filgrastim e a talidomida.

Sobre a tecnologia pleiteada:

Luspatercepte é uma proteina de fusdo recombinante com atividade estimuladora
de hemdcias, que atua inibindo vdérios ligantes na superfamilia do fator de crescimento
transformante (TGF)-beta. Isso evita a ativacdo de uma variedade de membros da
superfamilia TGF-beta envolvidos na eritropoiese em estagio avangado e resulta em uma
diferenciacdo e proliferacdo aumentadas de progenitores eritréides. O luspatercepte atua
em um estagio posterior, diferente da eritropoietina.
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A principal evidéncia cientifica que embasa o uso do luspatercepte para pacientes
com SMD de baixo risco com sideroblastos em anel é o ensaio clinico randocional de fase
[l MEDALIST, conduzido por Fenaux et al. (2020).

O estudo incluiu 229 pacientes com anemia sintomatica associada a SMD de baixo
risco, com necessidade transfusional regular e refratdrios ou intolerantes a agentes
estimuladores de eritropoiese (AEE).

Os participantes foram randomizados para receber luspatercepte ou placebo. Os
resultados demonstraram que 38% dos pacientes tratados com luspatercepte atingiram
independéncia transfusional por pelo menos 8 semanas nas primeiras 24 semanas,
comparado a 13% no grupo placebo.

A taxa de resposta hematoldgica global foi significativamente superior com o uso
de luspatercepte (53% vs. 12%). O perfil de seguranga foi considerado favoravel, com
eventos adversos predominantemente leves a moderados, como fadiga, cefaleia e
hipertensdo. Diretrizes internacionais, como as da NCCN (versdao 2024) e da European
LeukemiaNet, respaldam o uso de luspatercepte em pacientes com SMD com sideroblastos
em anel e dependéncia transfusional, apds falha de AEE.

6.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

Reducdo ou eliminacdo da dependéncia transfusional de hemacias;

Melhora dos niveis de hemoglobina e da qualidade de vida;

Potencial reducdo da sobrecarga de ferro e de interna¢des associadas as
transfusoes.

6.3. Parecer
(x) Favoravel
() Desfavoravel

6.4. Conclusao Justificada:

O paciente apresenta SMD com sideroblastos em anel, refratario a eritropoetina e
com necessidade continua de transfusdes. Ha evidéncia robusta, derivada de ensaio clinico
randomizado, que demonstra a eficacia e seguranca do luspatercepte nessa condi¢do, com
beneficios clinicos importantes e respaldo em diretrizes internacionais.

N3o ha alternativa eficaz disponivel no SUS para esse cendrio clinico. O uso encontra
respaldo técnico e esta clinicamente indicado do ponto de vista técnico-cientifico.

Ressalta-se que o Ministério da Saude e as Secretarias de Satde ndo distribuem nem
fornecem medicamentos contra o cancer, assim como a tabela de procedimentos
guimioterapicos do SUS ndo se refere a medicamentos, mas sim, situacées tumorais e
indicacOes terapéuticas especificadas em cada procedimento descrito e independentes de
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esquema terapéutico utilizado (a tabela pode ser acessada em
http://sigtap.datasus.gov.br/tabela-unificada/app/sec/inicio.jsp). O SUS prevé a
organizacdo da atencdo oncoldgica por meio da criacdo e manutencdo de Unidades de
Assisténcia de Alta Complexidade em Oncologia (UNACON) e Centros de Assisténcia
Especializada em Oncologia (CACON). A responsabilidade de incorporacao e fornecimento
de medicamentos é de cada hospital credenciado, seja ele publico ou privado, com ou sem
fins lucrativos. A portaria n2 140, de 27 de fevereiro de 2014 normatiza sobre o
funcionamento de UNACON e CACON e informa que cada instancia “deve,
obrigatoriamente, ser a porta de entrada deste usuario, responsabilizando-se pela
prescri¢cdo e avaliagdo do usuario que sera atendido também no servigo adicional”.

Observa-se que o financiamento de medicamentos oncolégicos ndo se da por meio
dos Componentes da Assisténcia Farmacéutica. O Ministério da Saude e as Secretarias
Estaduais e Municipais de Saude ndo disponibilizam diretamente medicamentos contra o
cancer. O fornecimento destes medicamentos ocorre por meio da sua inclusdo nos
procedimentos quimioterdpicos registrados no subsistema APAC-SIA (Autorizacdo de
Procedimento de Alta Complexidade do Sistema de Informagdo Ambulatorial) do SUS,
devendo ser oferecidos pelos hospitais credenciados no SUS e habilitados em Oncologia,
sendo ressarcidos pelo Ministério da Saude conforme o cédigo do procedimento registrado
na APAC.

Os hospitais credenciados para atendimento em oncologia devem, por sua
responsabilidade, dispor de protocolo clinico institucional complementar, destinado a
orientar a tomada de decisdo por pacientes e médicos, avaliar e garantir qualidade na
assisténcia, orientar a destinacdo de recursos na assisténcia a saude e fornecer elementos
de boa pratica médica.

A tabela de procedimentos do SUS ndo refere medicamentos oncoldgicos, mas
situacOes tumorais especificas, que orientam a codificacdo desses procedimentos e sdo
descritos independentemente de qual esquema terapéutico seja adotado. Os
estabelecimentos habilitados em Oncologia pelo SUS sdo os responsaveis pelo
fornecimento dos medicamentos necessarios ao tratamento do cancer que, livremente,
padronizam, adquirem e prescrevem, devendo observar protocolos e diretrizes
terapéuticas do Ministério da Saude, quando existentes.

Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme definicdo de urgéncia e emergéncia do CFM?
() SIM, com potencial risco de vida

(x ) SIM, com risco de lesdo de 6rgdo ou comprometimento de fungdo

( )NAO
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6.6. Outras Informacdes — conceitos:

ANS - Agéncia Nacional de Saude Suplementar

A ANS é a agéncia reguladora do setor de planos de saude do Brasil. Tem por finalidade
institucional promover a defesa do interesse publico na assisténcia suplementar a saude,
regulando as operadoras setoriais, contribuindo para o desenvolvimento das a¢bes de
saude no pais.

ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

A ANVISA é uma agéncia reguladora vinculada ao Ministério da Saude e sua finalidade é
fiscalizar a producdo e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitaria como
medicamentos, agrotoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsavel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC — Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no Sistema Unico de Saude.
A CONITEC é um 6rgao colegiado de carater permanente do Ministério da Saude, que tem
como fungdo essencial assessorar na definicdo das tecnologias do SUS. E responsavel pela
avaliacdo de evidéncias cientificas sobre a avaliacdo econ6mica, custo-efetividade, eficécia,
a acurdcia, e a seguran¢a do medicamento, produto ou procedimento, e avaliagao
econdmica: custo-efetividade.
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RENAME - Relacdao Nacional de Medicamentos Essenciais

O RENAME é um importante instrumento orientador do uso de medicamentos e insumos
no SUS. E uma lista de medicamentos que reflete as necessidades prioritarias da popula¢do
brasileira, contemplando o tratamento da maioria das patologias recorrentes do pais.
https://www.conass.org.br/wp-content/uploads/2022/01/RENAME-2022.pdf

REMUME - Relagdao Municipal de Medicamentos Essenciais

A REMUME é uma lista padronizada de medicamentos adquiridos pelo municipio, norteada
pela RENAME (Relagdo Nacional de Medicamentos) que atende as necessidades de saude
prioritarias da populagdo, sendo um importante instrumento orientador do uso de
medicamentos no municipio.

ANS - Agéncia Nacional de Satude Suplementar

A ANS é a agéncia reguladora do setor de planos de saude do Brasil. Tem por finalidade
institucional promover a defesa do interesse publico na assisténcia suplementar a salde,
regulando as operadoras setoriais, contribuindo para o desenvolvimento das a¢des de
salde no pais.

ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

A ANVISA é uma agéncia reguladora vinculada ao Ministério da Saude e sua finalidade é
fiscalizar a producdo e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitaria como
medicamentos, agrotoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsdvel pelo controle
sanitdrio de portos, aeroportos e fronteiras.

PROTOCOLOS CLINICOS E DIRETRIZES TERAPEUTICAS (PCDT) - regramentos do Ministério
da Saude que estabelecem critérios para o diagndstico da doenca ou do agravo a saude; o
tratamento preconizado, com os medicamentos e demais produtos apropriados, quando
couber; as posologias recomendadas; os mecanismos de controle clinico; e o
acompanhamento e a verificacdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
gestores do SUS. Sdo baseados em evidéncia cientifica e consideram critérios de eficacia,
seguranca, efetividade e custo-efetividade das tecnologias recomendadas.

FINANCIAMENTO DA ASSISTENCIA FARMACEUTICA é de responsabilidade das trés esferas
de gestdo do SUS, conforme estabelecido na Portaria GM/MS n. 204/2007, os recursos
federais sdo repassados na forma de blocos de financiamento, entre os quais o Bloco de
Financiamento da Assisténcia Farmacéutica, que é constituido por trés componentes:

» Componente Bdsico da Assisténcia Farmacéutica: destina-se a aquisicdo de
medicamentos e insumos no ambito da Atencao Primaria em salde e aqueles relacionados
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a agravos e programas de saude especificos, inseridos na rede de cuidados deste nivel de
atencdo. O Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
gue tratam os principais problemas e condi¢cdes de saude da populacdo brasileira na
Atencdo Primaria a Saude. O financiamento desse Componente é responsabilidade dos trés
entes federados. A responsabilidade pela aquisicdo e pelo fornecimento dos itens a
populacdo fica a cargo do ente municipal, ressalvadas as variacdes de organizagao
pactuadas por estados e regides de saude.

» Componente Estratégico da Assisténcia Farmacéutica: financiamento para o custeio dos
medicamentos destinados ao tratamento de patologias que, por sua natureza, possuem
abordagem terapéutica estabelecida. Este componente é financiado pelo Ministério da
Salde, que adquire e distribui os insumos a ele relacionados. O Componente Estratégico
da Assisténcia Farmacéutica (Cesaf) destina-se ao acesso dos medicamentos e insumos
destinados aos agravos com potencial de impacto endémico e as condi¢des de salde
caracterizadas como doengas negligenciadas, que estdo correlacionadas com a
precariedade das condi¢des socioecondmicas de um nicho especifico da sociedade. Os
medicamentos do elenco do Cesaf sdo financiados, adquiridos e distribuidos de forma
centralizada, pelo Ministério da Saude, cabendo aos demais entes da federagdo o
recebimento, o armazenamento e a distribuicdo dos medicamentos e insumos dos
programas considerados estratégicos para atendimento do SUS.

» Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica: este componente tem como
principal caracteristica a busca da garantia da integralidade do tratamento
medicamentoso, em nivel ambulatorial, de agravos cujas abordagens terapéuticas estao
estabelecidas em Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT). Estes PCDT
estabelecem quais sdo os medicamentos disponibilizados para o tratamento das patologias
contempladas e a instancia gestora responsavel pelo seu financiamento. O Componente
Especializado da Assisténcia Farmacéutica (Ceaf) é uma estratégia de acesso a
medicamentos, no ambito do SUS, para doencas cronico-degenerativas, inclusive doencas
raras, e é caracterizado pela busca da garantia da integralidade do tratamento
medicamentoso, em nivel ambulatorial, cujas linhas de cuidado estdo definidas em
Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) publicados pelo Ministério da Saude.
Os medicamentos que constituem as linhas de cuidado para as doencgas contempladas
neste Componente estdo divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizac¢ao distintas.

Considerag¢des NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento n3o é divulgada, nos termos
do artigo 39, §19, da Resolugdo n2479/2022, do Conselho Nacional de Justiga. Equipe NAT-
Jus/SP
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