Nota Técnica 566831

Data de concluséao: 30/08/2026 13:05:33

Paciente

Nome: [

Data de Nascimento: 12/09/1977
Idade: 48 anos
Sexo: Feminino

Cidade: Osasco/SP

Dados do Advogado do Autor

Nome do Advogado: -
Numero OAB: -

Autor esta representado por: -

Dados do Processo

Numero do Processo: 5001339-43.2026.4.03.6703
Esfera/Orgao: Justica Federal

Vara/Serventia: 6° Nucleo de Justica 4.0

Tecnologia 566831

CID: N00.3 - Sindrome nefritica aguda - glomerulonefrite proliferativa mesangial difusa
Diagnéstico: Glomerulonefrite membranoproliferativa
Meio(s) confirmatério(s) do diagnéstico ja realizado(s): LAUDO MEDICO

BIOPSIA RENAL
EXAMES LABORATORIAIS

Descricao da Tecnologia

Tipo da Tecnologia: Medicamento

Registro na ANVISA? Sim
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Situacao do registro: Valido

Nome comercial: EMPAVELI | PEGCETACOPLANA

Principio Ativo: PEGCETACOPLANA

Via de administracdo: SUBCUTANEA

Posologia: 1.080 MG 2X/SEMANA

Uso continuo? -

Duracao do tratamento: dia(s)

Indicacao em conformidade com a aprovada no registro? Nao

Previsto em Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas do Min. da Saude para a situacao
clinica do demandante? Nao

O medicamento esta inserido no SUS? Nao
Oncolégico? Nao

Outras Tecnologias Disponiveis

Tecnologia: PEGCETACOPLANA

Descrever as op¢coes disponiveis no SUS e/ou Saude Suplementar: Prednisona
Metilprednisolona
Micofenolato de sédio

Existe Genérico? Nao

Existe Similar? Nao

Custo da Tecnologia

Tecnologia: PEGCETACOPLANA

Laboratério: PINT PHARMA

Marca Comercial: EMPAVELI

Apresentacao: 54 mg/ml sol x 20 ml

Preco de Fabrica: 20.262,34

Preco Maximo de Venda ao Governo: 13.196,88

Preco Maximo ao Consumidor: 22.540,61

Custo da Tecnologia - Tratamento Mensal
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Tecnologia: PEGCETACOPLANA

Dose Diaria Recomendada: 1080 mg 15/15 dias
Preco Maximo de Venda ao Governo: 26.393,76
Preco Maximo ao Consumidor: 45.081,22

Fonte do custo da tecnologia: TABELA CMED / CUSTO ANUAL AO GOVERNO: 158.362,56
(06 meses de tratamento)

Evidéncias e resultados esperados

Tecnologia: PEGCETACOPLANA

Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia: Os rins sdo compostos por milhares
de néfrons, sua unidade funcional. Um néfron é comporto pelo glomérulo, espécie de filtro do
sangue que inicia a formacéo da urina, e tabulos, segmentos onde a urina inicialmente formada
vai sendo aprimorada de acordo com as necessidade individuais.

A glomerulonefrite membranoproliferativa (GNMP) representa um padréo histopatologico de
leséo glomerular. Este padrao patolégico decorre de uma resposta imune inadvertida que gera
proliferacdo de células e dano a membrana basal deste filtro. O resultado € a presenca de
substancias na urina de forma inadvertida como proteina e hemacias, além da perda da fungéo
de forma progressiva, caso nao seja contida.

O diagnostico desta lesao € realizado exclusivamente através da biopsia renal evidenciando
achados compativeis na avaliagcdo morfoldgica. Diante de um padrao de GNMP, deve-se
investigar qual a sua etiologia. Podemos estar em dois cenarios principais distintos:

- GNMP secundaria: quando a GNMP se desenvolve em um cenario de doenca ou condi¢cédo
sistémica. Pode ser decorrente do depdésitos de imuncomplexos, como nolLupus eritemastoso
sistémico, em infeccbes bacterianas/virais e nas doencas hematoldgicas (mieloma maultiplo,
Gamopatia monoclonal de significado renal).

- GNMP primaria: uma doenca rara e exclusiva ao rim, com mecanismo fisiopatologico ainda
pouco conhecido.

A distingdo entre esses cenarios € fundamental, uma vez que o tratamento ds GNMP
secundarias destina-se a causa de base, como tratar a doenca autoimune, tratar a doenga
hematolégica ou a infecgdo. Por sua vez, o tratamento da GNMP primaria envolve
nefroprotecdo com medicacbes que reduzem a proteinuria e imunossupresséo, eventualmente.
Até recentemente, ndao havia evidéncia robusta que suportasse tratamento imunossupressor
especifico para os casos de GNMP primaria, assim como havia caréncia de evidéncia quanto a
melhor medicacéo a ser utilizada.

De acordo com a diretriz internacional Kidney Diasease Improving Global Outcomes (KDIGO) —
Clinical Practice Guideline for the Management of Glomerular Diasease, publicada em 2021, a
indicacao e a escolha da terapia imunossupressora deve levar em consideragao a intensidade
da proteinuria, a presencga de disfuncao renal e presenca de hematuria.

Para pacientes com funcédo renal preservada e proteina na urina < 3.5 g em 24 horas,
recomenda-se apenas tratamento nefroprotetor. Nos casos com funcao renal preservada mas
com sindrome nefrotica, indica-se um ciclo de tratamento com corticoide. Nos casos que ase
apresentam com perda de funcéo renal e sedimento urinario ativo (presenca de hemacias e
proteina na urina), indica-se tratamento com corticoide: prednisona 1 mg/kg/dia por 12 a 16
semanas. A estabilizagdo da funcdo renal e melhora = 30% da proteinuria sdo consideradas
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respostas adequadas. Pacientes que néo estabilizam funcéo renal ou persistem proteinuricos
séo considerados refratarios. Nestes casos, indica-se o inicio de micofenolato de mofetila
associado a dose baixa de corticoide por 06 a 12 meses. Caso nao haja resposta adequada,
deve-se considerar outra medicacdo imunossupressora como a ciclofosfamida ou o
rituximabe. O uso do micofenolato de mofetila neste cenario, baseia-se em sérias de casos e
estudos retrospectivos observacionais.

O Pegcetacoplana (Empaveli) € um inibidor do sistema complemento aprovado pela ANVISA
para o tratamento da Hemoglobinuria paroxistica noturna e, recentemente, aprovado pela FDA
para pacientes adultos e pediatricos com 12 anos ou mais portadores de glomerulopatia C3
(C3G) ou glomerulonefrite membranoproliferativa por imunocomplexos primaria (GNMP), com o
objetivo de reduzir a proteinuria e preservar a funcao renalk.

Para C3G ou GNMP, adultos recebem 1.080 mg por via subcuténea duas vezes por semana; a
dose pediatrica é calculada com base no peso. A administracéo € subcutanea.

Dados de eficacia: 60% dos pacientes alcancaram reducdo =50% na relagao
proteina/creatinina urinaria (UPCR)da linha de base até a semana 26, contra 5% no grupo
placebo, e 68% apresentaram TFGe estavel (reducédo <15%) versus 59% com placebo.

Nos primeiros 6 meses de tratamento, a pegcetacoplana reduziu a perda de fungao renal em
comparacdo ao placebo (diferenca média de minimos quadrados na TFGe de 6,31
mL/min/1,73m2, IC 95% 0,50-12,12). A eficacia em pacientes pediatricos com 12 anos ou mais
foi semelhante a observada em adultos.

Esses dados sdo corroborados pelo ensaio clinico randomizado que envolveu 124 pacientes
com GNMP e C3G que receberam a medicagdo por 06 meses, o VALIANT trial
(NCT05067127), e demonstrou reducéo relativa de 68,1% na proteinaria com pegcetacoplana
versus placebo (variagdo média geométrica na UPCR de -67,2% vs. +2,9%), com numero
significativamente maior de pacientes atingindo o desfecho renal composto (TFGe estavel
associada a reducdao =50% na UPCR: 49% vs. 3%). Os eventos adversos nao foram mais
frequentes do que com placebo, ndo ocorreram infecgdes graves por bactérias encapsuladas, e
nao houve rejeicdo ou perda de enxerto entre os pacientes transplantados. Uma analise de
subgrupo confirmou beneficio semelhante em adolescentes (12—17 anos), com reducéo relativa
de 75% na proteinuria e TFGe estavel.

Dados do mundo real do registro CompCure (25 pacientes pediatricos e adultos, em sua
maioria resistentes a imunossupressao convencional) mostraram reducdo de 81% na UPCR
em seis meses, com 12% alcangando remissao completa e 64% remissao parcial, melhora da
TFGe e auséncia de eventos adversos graves ao longo de 222 pacientes-més de exposicéo.
Dados anteriores de fase 2 em C3G também mostraram reducdo sustentada da proteinuria
(50,9% na analise por intencao de tratar, 65,4% por protocolo), com perfil de seguranca
favoravel.

Em contraste, outros inibidores do complemento mostraram beneficio mais limitado ou
inconsistente em C3G/GNMP: eculizumabe (inibidor de C5) apresentou beneficio clinico
limitado, avacopana (inibidor de C5a) nao mostrou beneficio conclusivo, e danicopana (inibidor
do fator D) ndo atingiu os principais desfechos de eficacia, enquanto iptacopana (inibidor do
fator B, também aprovado pela FDA para C3G) produziu redu¢cbes menores na proteinuria
(35—37%) sem alteracao significativa na TFGe.

A duracgao 6tima do tratamento com pegcetacoplana ainda € incerta. Se apés 03 meses de
tratamento houver remissao de proteinuria e melhora da funcao renal, recomenda-se manter a
medicagao por pelo menos 6 a 12 meses.
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Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia: Melhora de funcao renal.
Reducéao da proteina na urina.
Preservacao da funcéo renal a longo prazo.

Recomendacoes da CONITEC para a situacao clinica do demandante: Nao avaliada

Conclusao

Tecnologia: PEGCETACOPLANA
Conclusao Justificada: Nao favoravel

Conclusao: CONSIDERANDO o diagnostico de glomerulonefrite membranoproliferativa,
conforme resultado de bidpsia renal anexados aos autos;

CONSIDERANDO o diagnéstico de doenca primaria, diante de investigacdo de causas
secundarias negativa,com resultados anexados aos autos;

CONSIDERANDO a auséncia de evidéncia na literatura de outra medicacao disponivel com
benefiico em controlar a doenca glomerular em questéo;

CONSIDERANDO a evidéncia recente na literatura que mostra beneficio do uso da medicagéo
em questéo para o cenario clinico do caso concreto;

CONSDEIRANDO a auséncia de registro na Anvisa do Pegcetacoplana para a doenca em
questéo, a glomerulonefrite membranoproliferativa;

CONSIDERANDO que o registro na Anvisa € uma condi¢céo indispensavel para a concessao
judicial, conforme entendimento consolidado no Tema 500 do STF;

CONCLUO este parecer como DESFAVORAVEL. Apesar da indicacéo clinica ser respaldada
por literatura internacional e ndo haver alternativa terapéutica disponivel, o medicamento
Pegcetacoplana ndo possui registro na Anvisa para o tratamento da glomerulonefrite
membranoproliferativa, tampouco ha comprovacdo de pedido de registro em andamento.
Assim, sua concessao judicial encontra-se juridicamente limitada pelas diretrizes do Tema 500
do STF.

Ha evidéncias cientificas? Sim

Justifica-se a alegacao de urgéncia, conforme definicao de Urgéncia e Emergéncia do
CFM? Nao

Referéncias bibliograficas: 1. Fakhouri F, Bomback AS, Ariceta G, et al. Trial of
Pegcetacoplan in C3 Glomerulopathy and Immune-Complex MPGN. N Engl J Med. 2025.
(Estudo VALIANT, NCT05067127)

2. Bassanese G, Weingarten AM, Mancuso MC, et al. Real-World Outcomes of Pegcetacoplan
Treatment in C3 Glomerulopathy and Immune-Complex Membranoproliferative
Glomerulonephritis. Kidney Int. 2026. (Registro do mundo real CompCure)

3. Bula (rétulo) da FDA para pegcetacoplana (Empaveli), incluindo dados do estudo
APL2-C3G-310 de fase 2 em C3G.

4. Fervenza FC, Sthi S, Glassock RJ. Membranoproliferative glomerulonephritis: Classification,
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clinical features and diagnosis. Aug 12, 2024. UpToDate.

5. Fervenza FC, Sthi S, Glassock RJ. Membranoproliferative glomerulonephritis: Treatment and
prognosis. Mar 29, 2024. UpToDate.

6. Kidney Diasease Improving Global Outcomes (KDIGO) — Clinical Practice Guideline for the
Management of Glomerular Diasease. 2021.

NatJus Responsavel: Nacional
Instituicao Responsavel: Hospital Israelita Albert Einstein
Nota técnica elaborada com apoio de tutoria? Nao

Outras Informacgoes: Considerando os quesitos levantados na exordial:

1. Caso o medicamento seja incorporado, a parte autora se enquadra integralmente na
hip6tese de incorporacao?

Sim.

2. Caso haja manifestacdo contraria da CONITEC para incorporacdo, a parte autora
apresentou evidéncias cientificas de alto nivel decorrentes de estudos posteriores a avaliacao
pelo 6rgao?

3. A parte autora esgotou todo o PCDT? Esgotou todas as alternativas disponiveis no SUS?
Nao ha PCDT especifico disponivel para a situacao clinica em questao.

4. O00Quais sao todas as indicacbes terapéuticas aprovadas pela ANVISA para o
medicamento pretendido?

Aprovada para hemoglobinaria paroxistica noturna.

5. A indicacao especifica para [CID da parte autora] consta como uso aprovado/autorizado pela
ANVISA para o medicamento pleiteado?

Nao.

6. Caso a indicagcédo nao esteja aprovada, trata-se de uso off-label do medicamento?

Sim.

7. OOOExistem ensaios clinicos randomizados de qualidade metodolégica adequada (Fase llI,
duplo-cego, controlados) que demonstrem a eficacia e seguranca do medicamento
especificamente para o quadro da parte autora?

Sim. Descrito acima.

O00Os estudos disponiveis demonstram:

1. OOOSuperioridade em relagao as opgodes disponiveis no SUS? Sim.

2. OO00Ganho de sobrevida global estatisticamente significativo? Nao avaliada sobrevida.
3. OO00Ganho de sobrevida livre de progresséo? Sim.

4. O0O00OMelhora de qualidade de vida mensuravel? N&o avaliado diretamente.

9. O esquema proposto estd em conformidade com:

1. OOOProtocolos internacionais reconhecidos? Sim.
2. O00O0OBula aprovada pela ANVISA? Nao.
3. O0O0Literatura cientifica de qualidade? Sim.
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10. Qual a taxa de sobrevida global do medicamento pretendido em relagdo aos demais
tratamentos disponiveis no SUS?

N&o ha medicacgéo disponivel no SUS que tenha evidéncia clinica de beneficio para a doenca
em questao.

FOI IDENTIFICADO NOS ANEXOS DECLARACAO DE HIPOSSUFICIENCIA ECONOMICA,
DESCRITA COMO TAL - PAGINA 36 DOS AUTOS.

FOI IDENTIFICADO NOS ANEXOS DOCUMENTACAO COMPROBATORIA DE NEGATIVA
ADMINISTRATIVA DE FORNECIMENTO DA TECNOLOGIA SOLICITADA POR ENTIDADE
PUBLICA VINCULADA AO SUS, DISPOSTA NA PAGINA 37 DOS AUTOS.

NAO FOI IDENTIFICADA SOLICITACAO DE INCORPORACAO PENDENTE DE ANALISE
PELA CONITEC PARA A TECNOLOGIA SOLICITADA.

EM ATENCAO AO TEMA 6 DO STF E SEU 4° REQUISITO, CONSIDERA-SE QUE UMA
TECNOLOGIA POSSUI EVIDENCIA CIENTIFICA QUANDO ESTA EMBASADA EM: 1)
ENSAIOS CLINICOS RANDOMIZADOS, 2) REVISOES SISTEMATICAS OU 3) META-
ANALISES. CASO NAO ATENDA A ESSES CRITERIOS, SERA CONSIDERADA SEM
EVIDENCIA CIENTIFICA.

Complementacio de Nota Técnica: DECISAO

Converto o julgamento em diligéncia.

Verifico que a parte autora trouxe aos autos bula do medicamento requerido (id 601007948),
contendo inclusdo de nova indicacéo terapéutica para a sua condi¢éo clinica (glomerulonefrite
membranoproliferativa).

Por sua vez, a referida indicacéo néo foi considerada pelo NATJUS ao elaborar a nota técnica
560834 (id 600344512), cuja conclusao desfavoravel considerou “(...) a auséncia de registro na
Anvisa do Pegcetacoplana para a doenga em questdo, a glomerulonefrite
membranoproliferativa” (id 600344512 — Pag. 5).

Assim, dé-se vista 8 UNIAO FEDERAL dos documentos apresentados pela parte autora com a
manifestacao de id 601007921, a fim de que se manifeste no prazo de 10 dias.

Solicite-se imediatamente complementacdo ao NATJUS, a fim de esclarecer a questdo sobre a
existéncia da nova indicacéo terapéutica do medicamento Pegcetacoplana para a doenca em
questéo, a glomerulonefrite membranoproliferativa.

Intime-se.

Ha mudanca na conclusao? Sim
Qual a nova conclusao? Favoravel

Resposta para a Complementacao: CONSIDERANDO o diagnéstico de glomerulonefrite
membranoproliferativa, conforme resultado de bidpsia renal anexados aos autos;

CONSIDERANDO o diagnéstico de doenca primaria, diante de investigacdo de causas
secundarias negativa,com resultados anexados aos autos;

CONSIDERANDO a auséncia de evidéncia na literatura de outra medicacao disponivel com
beneficio em controlar a doencga glomerular em questao;

CONSIDERANDO a evidéncia recente na literatura que mostra beneficio do uso da medicagao
em questéo para o cenario clinico do caso concreto;
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CONSDEIRANDO o registro em bula para tal indicacdo, conforme nova documentacao
anexada aos autos;

CONCLUO este parecer como FAVORAVEL a liberacdo da medicacdo Pegcetacoplana na
dose de 1080 mg a cada 15 dias, mantida por 03 meses. Caso haja resposta adequada ao
tratamento inicial com tal medicacao, avalia-se manutencao da dose por mais 06 a 12 meses.
Diante da possibilidade de perda de funcéo renal irreversivel, define-se urgéncia conforme
CFM.
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