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SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 669/2025- NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. Solicitante: | G
1.2. Processo n2 5000123-14.2025.4.03.6111

1.3. Data da Solicitagdo: 11/02/2025

1.4. Data da Resposta: 18/02/2025

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 18/03/1964 - 60 anos

2.2 Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: Marilia/SP

2.4, Histérico da doenca: Neoplasia Mielodisplasica com Displasia em Multiplas Linhagens
sem sideroblastos em anel — CID D46.0

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)

Manifestacao acerca do preenchimento dos requisitos estipulados no item 2 das teses
fixadas no Tema n2 06 do E. STF. Quais sejam:

(a) Negativa do fornecimento do medicamento na via administrativa;

(b) Impossibilidade de substituicdo por outro medicamento constante nas listas do SUS e
dos protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas;

O tratamento requisitado tem indicacao especial para SMD com sideroblastos em anel com

€ o caso do paciente.

(c) comprovagdo, a luz da medicina baseada em evidéncias, da eficacia, acuracia,
efetividade e seguran¢a do farmaco, necessariamente respaldadas por evidéncias
cientificas de alto nivel, ou seja, unicamente ensaios clinicos randomizados e revisao
sistematica ou meta-analise;

vide item 5.1.

(d) imprescindibilidade clinica do tratamento, comprovada mediante laudo médico
fundamentado, descrevendo inclusive qual o tratamento ja realizado;

A definicdo de imprescindibilidade é subjetiva. E possivel dizer que tratamento solicitado é
uma opg¢do com baixo sustento na literatura médica.
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4. Descricao da Tecnologia
4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

. . , Existe
Medicamento Principio Ativo Registro na LS Opgoes disponiveis no SUS Genérico ou
ANVISA SuUsS? .
Similar?
filgrastim, talidomida, quimioterapia e transplante de
Luspatercepte 75mg LUSPATERCEPTE 1018004110021 N3o células tronco hematopoiéticas, além de tratamentos de Nao
suporte como eritropoetina e transfusdes.
Preco Maximo
Medicamento Marca Comercial Laboratorio Apresentacdo de venda ao Dose diaria Custo Anual
Governo
1 ampola SC

BRISTOL-MYERS SQUIBB 75 MG PO LIOF SOL INJ SCCT FAVD RS

Luspatercepte REBLOZYL EARMACEUTICA LTDA TRANS RS 29.130,47 acada3 524.348,46
semanas
CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO
MEDICO PRESCRITOR SAUDE SUPLEMENTAR

REU: SAUDE PUBLICA

4.2. Fonte do custo da tecnologia: Lista de pregcos CMED/Anvisa - Referéncia janeiro de 2025

4.3. Recomendac¢des da CONITEC: N3o avaliado.
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superfamilia TGF-beta envolvidos na eritropoiese em estagio avancado e resulta em uma
diferenciacdo e proliferacdo aumentadas de progenitores eritréides. O luspatercept atua
em um estagio posterior, diferente da eritropoietina. Existem apenas dois ensaios clinicos
sobre o0 uso do farmaco em SMD. Em 2017 foi publicado o estudo PACE, de Platzbecker e
colaboradores, estudo aberto de fase Il que arrolou 58 pacientes com SMD de IPSS-R baixo
ou intermedidrio para receberem diferentes esquemas posolégicos de luspatercepte. O
desfecho primario do estudo foi a propor¢cdo de pacientes que alcangaram “melhora
hematoldgica modificada”, definida como um aumento da concentra¢ao de hemoglobina
de 1,5g/dL ou superior a partir da linha de base por 14 dias ou mais em pacientes com carga
de transfusdo baixa, ou, em pacientes com carga de transfusdo elevada, como reducdo na
transfusdo de hemacias ao longo de 8 semanas (redu¢do de >= 4 unidades de hemacias, ou
reducdo de >=50% no numero de unidades de hemdcias versus carga de transfusao pré-
tratamento em pacientes). Esse desfecho foi atingido por 63% (IC95% 48% a 76%) dos
pacientes no grupo de doses mais altas e por 22% (IC95 3% a 60%) dos pacientes no grupo
de doses mais baixas.

Em 2020 foi entdo publicado o estudo de fase lll, duplo cego e controlado por placebo
MEDALIST, de Fenaux e colaboradores. Os critérios de inclusdo no estudo foram: 18 anos
de idade ou mais; sindrome mielodispldsica com sideroblastos em anel de acordo com os
critérios da Organizacdao Mundial de Saude; doenca que foi definida de acordo com o IPSS-
R como sendo de risco muito baixo, baixo ou intermediario; ter recebido transfusdes
regulares de hemacias (22 unidades por 8 semanas durante as 16 semanas anteriores a
randomizacdo); e ter doenca que era refrataria ou que provavelmente ndo responderia a
agentes estimuladores da eritropoiese. Um total de 229 pacientes foram randomizados em
proporgdo 2:1 para luspatercepte (subcutaneo, aplicado a cada trés semanas, na dose de 1
mg/kg de peso) ou placebo, por 24 semanas, sem possibilidade de cruzamento entre os
grupos. Nesse periodo, 38% (IC 95% 30 a 46%) dos pacientes no grupo luspatercept tiveram
independéncia de transfusdao por 8 semanas ou mais (desfecho primario do estudo), em
comparacgdo com 13% (IC95% 6 a 23%) no grupo placebo (P<0,001). Quando considerado
como desfecho a independéncia de transfusdo por 12 semanas ou mais, as proporg¢des
foram de 33% (IC95% 26 a 41%) e de 12% (1C95% 6 a 21%), respectivamente (P<0,001). Ndo
houve diferenca estatisticamente significativa entre os grupos para o desfecho de
independéncia por 16 semanas ou mais. Entre os desfechos secundarios avaliados, cabe
citar que durante as semanas 1 a 24, um aumento médio no nivel de hemoglobina de pelo
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