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INTRODUGAO

LV

Qualificar processos, em
qualquer esfera, € uma
necessidade latente.
Resultados sao diretamente
impactados por processos
que sao realizados sem
qualidade, especialmente
- . o - guando falamos em saude.
Visando ampllflcar a discussao E para que possamos

. o . qualificar processos,
sobre avalla(;ao de tecn0|oglas aprender novos conceitos e

evoluir, precisamos seguir

de saude em doengas raras, em constante aprendizado e

troca de experiéncias.

especialmente reconhecendo a importancia

do papel das associacoes de assisténcia na

qualificagao da participacao social em consultas publicas na Conitec (Comissao
Nacional de Incorporacao de Tecnologias no SUS), o Unidos pela Vida - Instituto
Brasileiro de Atencao a Fibrose Cistica, realizou uma breve pesquisa exploratoria
com base em analise documental, visando descrever como se deu a atuacao de
associacoes de pacientes do pais durante o preparo para consultas publicas
para fibrose cistica, esclerose multipla e atrofia muscular espinhal,
apresentando, como resultados, algumas analises e avaliacoes dentro da
tematica, e insights para o trabalho de outras associacoes que possam Vir a
atuar nesses contextos. Além disso, trazemos tambem alguns conceitos
teoricos para aprofundar o aprendizado e que serao apresentados neste
material antes dos resultados da pesquisa.

Esperamos que este material traga novos conceitos, e que contribua para o
desenvolvimento do trabalho excepcional das associagoes de pacientes. Que
a leitura seja proveitosa e produtiva!

Bom trabalho,

Veronica Stasiak Bednarczuk de Oliveira - Diretora Executiva
Unidos pela Vida - Instituto Brasileiro de Atengdo a Fibrose Cistica
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PARTE | - Sobre Tecnologias de Saude, Avaliagcao
de Tecnologias de Saude e Participac¢ao Social

O que sao tecnologias em saude?

Antes de entendermos como se da o processo de incorporacao de tecnologias de
saude e como a sociedade pode e deve participar deste contexto, € importante
compreender o que sao as chamadas “tecnologias de saude”.

Sao consideradas tecnologias em saude qualquer medicamento, exame, procedimento e
dispositivo médico, vacina, dentre outros. De acordo com a Organizagao Mundial da Saude
(OMS), essas tecnologias sao desenvolvidas para resolver um problema e melhorar a
qualidade de vida das pessoas, por meio da promogao da saude, prevengao, diagnostico,
tratamento de doencas e reabilitacao de pacientes'. E possivel identificar tecnologias em
saude desde a prevencao de doencgas até o tratamento e recuperagao da saude das
pessoas, conforme a figura abaixo:

Constantemente, organizagoes
e governos do mundo todo
o investem em pesquisa e
Dispositivos desenvolvimento para tentar
resolver desafios na area da
saude por meio de solugées

A9 tecnoldgicas inovadoras para,
&

por exemplo, descobrir curas de

_ Produtos doencas ou tratar da melhor
Hedicamentos biolégicos forma possivel aquelas que
Tecnologias ainda nao possuem.
em Saude
Sistemas Sistemas H 3
e sande organizacionais O resultado disso sao novos
produtos frequentemente
o disponibilizados no mercado
= global, como por exemplo os

medicamentos.
Procedimentos
médicos
e cirurgicos

Figura: Instituto de Avaliagao de Técnologias de Saude

S6 que, para que a sociedade tenha acesso a essas novas tecnologias, 0 caminho é longo:
€ preciso que as agéncias regulatorias dos paises de origem aprovem esses produtos,
atestem sua eficacia e seguranca, seja precificado, para que, entao, estejam habilitados
para iniciar o processo de incorporacao. A avaliagao de tecnologias de saude acontece
tanto no sistema publico de saude quanto na saude suplementar, porém, neste material
sera apresentado com maior énfase como se da este acesso no sistema publico.

Na maioria das vezes, os governos e sistemas de saude nao conseguem acompanhar as
inovagoes tecnoldgicas em saude produzidas pela ciéncia, e no Brasil isso nao é diferente:
pode levar muitos anos para que o processo inteiro se complete e que novas tecnologias
sejam disponibilizadas para quem realmente precisa.

1BRASIL. Ministério da Saude. Diretrizes Metodologicas: avaliacao de desempenho de tecnologias em saude, Desinvestimento e Reinvestimento.
Brasilia (DF), 2016.
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O que é Avaliacao de Tecnologia em
Saude (ATS)?

E possivel notar, gragas aos avangos tecnoldgicos, uma significativa
melhora na saude da populacao e consequente reducao nas taxas de
mortalidade de um nimero consideravel de doencas. Entretanto,
considerando a grande oferta destas novas tecnologias, torna-se
necessario que, além dos beneficios, também seus riscos e custos sejam
avaliados no processo de tomada de decisao para disponibiliza-las pelo
sistema de saude. ?

Para tanto, existe o processo de “Avaliacao de Tecnologias em Saude”,
comumente conhecido pela sigla ATS, que € uma metodologia cientifica que
avalia as consequéncias da utilizacao de tecnologias em saude.

Recentemente, a ATS teve uma nova definicao apresentada, desenvolvida
por meio de uma colaboragao entre as principais redes, sociedades e
organizacgoes globais de ATS, co-liderada pelas instituicoes International
Network of Agencies for Health Technology Assessment (INAHTA) e Health
Technology Assessment International (HTAI) *:

“ATS é um processo multidisciplinar que usa métodos explicitos para
determinar o valor de uma tecnologia de saiide em diferentes pontos do
seu ciclo de vida. O objetivo é informar a tomada de decisdes a fim de
promover um sistema de saude equitativo, eficiente e de alta qualidade”

A ATS é também considerado como um processo multidisciplinar
baseado em evidéncias que avalia criteriosamente questoes sociais,

__@ €condmicas, organizacionais e éticas de uma tecnologia em saude*.
Essa avaliagao busca, em suma, levantar dados de varias esferas para
subsidiar a tomada de decisao sobre aincorporagao ou exclusao de
uma tecnologia nos sistemas de saude.

2 Capucho, H. C., F. C. R. Salomon, A. T. Vidal, P. G. Louly, V. C. C. Santos and C. A. Petramale (2012). "Incorporation of Technologies in Health in
Brazil: a New Model for the Brazilian Public Health System (Sistema Unico de Satde - SUS)."

3 Definigao, 2020- INAHTA, HTAI, HTAsiaLink, EUnetHTA, RedETSA e ISPOR. Disponivel em https://www.inahta.org/2020/05/announcing-the-
new-definition-of-hta/

4 WORLD HEALTH ORGANIZATION. Health product policy and standards. Disponivel em: <https://www.who.int/teams/health-product-policy-
and-standards/assistive-and-medical-technology/medical-devices/assessment>. Acesso em: 22 de junho de 2022.
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No Brasil, no que diz respeito ao Sistema Unico de Saude (SUS), quem realiza essa
tarefa & a Comissao Nacional de Avaliagdo de Tecnologias do SUS (Conitec), criada
pelo Governo Federal em 20115. O 6rgao esta diretamente ligado ao Departamento
de Gestao e Incorporacao de Tecnologias e Inovagao em Saude (DGITIS) do
Ministério da Saude e o0 assessora, conforme afirmam, “de forma robusta, imparcial,
transparente e sistematica”, respondendo a questoes como &:

® O tratamento X deve ser oferecido no (ou excluido do) SUS?

o A tecnologia apresentada realmente funciona para o seu fim? E
eficaz, efetiva?

® OQue beneficio a tecnologia fornece e para quem?

Quanto custa a tecnologia (para os servicos de saide, para o paciente,

° etc), incluindo os custos chamados “custos de oportunidade”? Ou seja, o
que podemos ganhar se os recursos forem gastos com outros cuidados
em saude comprovadamente eficientes?

@ A tecnologia funciona naquele contexto de saiide em que se encontra?

Para quais pacientes deve ser fornecida?

@ Por quanto tempo os pacientes devem receber a tecnologia?

Essa avaliacao leva em consideracao diversas evidéncias e estudos cientificos
quantitativos e qualitativos, tendo em mente varios aspectos diferentes que
circundam a tecnologia como?:

CLINICA ECONOMICA

Custos, Eficiéncia
Custo-efetividade
Custo-utilidade

Custos de Oportunidade
Impacto Orgcamentario

Seguranca, Efetividade
Indicacoes, Eficacia
Populacao Beneficiada
Outros Resultados

PACIENTE ORGANIZACIONAL
Impacto Social, Etica Difusao, Aceitabilidade
Conveniéncia, Aceitabilidade Logistica, Capacitagao
Reacoes Psicolégicas Utilizacao, Sustentabilidade

Outros Aspectos

Fonte: CONITEC

5 A COMISSAO. Conitec, 2015. Disponivel em: http://conitec.gov.br/entenda-a-conitec-2. Acesso em: 22 de junho de 2022.

6, 7 BRASIL. Ministério da Satde. Entendendo a incorporagéo de tecnologias em saude no SUS: Como se envolver. Brasilia (DF), 2016.
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Como se da o acesso a tecnologia
no mercado publico?

Registro do Incorporagio Disponibilizacao

Produto ao SUS para os
pacientes

\"4 \"4 \"4

Regulamentacgao Avaliagao Gestao
das tecnologias das tecnologias das tecnologias
de saude de saude de saude

Agora que vocé ja compreendeu o que é uma tecnologia em saude e o que é o
___@ Pprocesso de avaliacao de tecnologias em saide, vamos conversar sobre o caminho
que uma tecnologia percorre até chegar as maos de quem precisa.

O primeiro passo para que uma tecnologia seja incorporada ao SUS, como por
exemplo um novo medicamento, € o registro da tecnologia na Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria (Anvisa), que vai avaliar a eficacia e seqguranca do produto e
aprova-lo para ser comercializado no Brasil. Naturalmente, se este medicamento for
fabricado em outro pais, ele precisa ja ter sido registrado e aprovado em seu pais de
origem (como por exemplo pelo FDA, Food and Drug Administration, para
medicamentos fabricados nos EUA).

Na Anvisa, em 2016, entrou em vigor a Lei 13.411/2016 que colocou o0 prazo maximo de
180 dias para analise de medicamentos prioritarios (o que inclui as doencas raras) e
365 dias para os demais®. ApoOs a aprovagao do registro deste medicamento junto a
Anvisa, ele ainda precisa passar por um processo complementar na Camara de
Regulacao do Mercado de Medicamentos (CMED), organismo da mesma agéncia®, que
possui um prazo de até 90 dias para decidir o preco maximo de comercializacao.

8 BRASIL. Lei n213.411, de 28 de dezembro de 2016. Brasilia: 2016. Disponivel em: http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_ato2015-2018/2016/lei/
[13411.htm. Acesso em: 22 de junho de 2022.

9 NUNES, Luana. Fluxo de incorporacao de tecnologias no SUS seque etapas criteriosas. Ministério da Saude, 2020. Disponivel em: https://
www.gov.br/saude/pt-br/assuntos/noticias/2020/novembro/fluxo-de-incorporacao-de-tecnologias-no-sus-segue-etapas-criteriosas. Acesso
em: 22 de junho de 2022.
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Mesmo apoés todo esse tempo, o processo ainda nao terminou. Para ser
disponibilizado para o usuario final do SUS, entretanto, se faz necessario que
ele seja submetido a Conitec e isso pode ser feito por meio de um dossié por
qualquer pessoa, empresa ou organizacao da sociedade civil, desde que
todos os documentos solicitados estejam presentes conforme constam no
site da Conitec. 0 processo total dessa avaliacao dura até 180 dias e pode ser
prorrogado por mais 90 dias™ e na maioria das vezes é demandado pela
induastria fabricante.

Contudo, a demanda de incorporacao de uma tecnologia em saude também
pode surgir diretamente de departamentos internos do Ministério da Saude
por motivos diversos, mas o processo é exatamente o mesmo.

\"4

Consulta Publica
Registro Pais Recomendacgao (20 dias) -
de Origem Inicial Experiéncia e
Técnico

. Apreciacao inicial
Registro Comités + Recom.endac;éo
ANVISA Perspectiva do Final

Paciente

Preg¢o Maximo Dossié para Di s:et:ll;;;éo

CMED CONITEC em 180 dias

10 FAGA A SUA PROPOSTA PARA AVALIAGAO DA CONITEC. Conitec, 2014. Disponivel em: http://conitec.gov.br/faca-sua-proposta-de-
incorporacao. Acesso em: 22 de junho de 2022.




Fluxo de incorporacao de tecnologias
no Brasil e as consultas publicas

No Brasil, ainda dentro do exemplo de medicamento, apés a droga ter seu registro
aprovado junto a Anvisa, ter sido precificado junto a CMED, e de ter o dossié
submetido para a Conitec (que, via de regra, é submetido pela empresa fabricante,
mas pode também ser solicitado pela sociedade médica, governo ou até mesmo
associacao) é que o processo de incorporacao realmente comeca.

Apods o recebimento do dossié, portanto, a Conitec inicia o processo de avaliacao.
A apresentacao inicial desta tecnologia acontece em uma primeira reuniao, onde
apos a discussao e apresentacao dos dados, o respectivo Comité da Conitec da
uma recomendacao favoravel ou nao favoravel a incorporacao desta tecnologia.

Apos essa reuniao, a Conitec disponibiliza em seu site o relatorio de recomendacao
em duas versOes - uma, mais didatica e reduzida para a sociedade; e outra, mais
completa, com todas as informacoes sobre a tecnologia em avaliacao, bem como o0s
motivos que levaram a decisao preliminar - recomendando ou nao recomendado a
incorporacao ao SUS. E também logo apos a reuniao inicial que se abrira a Consulta
Publica, que ficara disponivel por 20 dias para que a sociedade possa contribuir com
suas experiéncias, relatos de vida real, e também com informacoes téecnicas e
cientificas que possam incidir na tomada de decisao - podendo, na reuniao final,
reverter a decisao inicial. A sociedade nao pode participar destas reunices, mas, €
possivel assistir a gravacao da reuniao posteriormente. Indica-se inclusive que
esses videos sejam assistidos para que se entenda como se deu a tomada de
decisao, e que determinados pontos possam ser contestados, se houver
necessidade, durante a consulta publica.

E importante ressaltar que a participagio social é extremamente importante. E
indispensavel que a sociedade, as associagoes, os profissionais da saude e todos
os demais envolvidos participem das consultas publicas e deem suas
contribuic6es com qualidade.

O termo “participacao social” € o modo pelo qual a legislacao brasileira se refere ao
tema", e que a participacado da sociedade nas decisdes em saude foi incluida como
diretriz constitucional desde a criacdo do Sistema Unico de Saude (SUS), sendo
regulamentada no arcabouco legal na forma de Conferéncias e Conselhos de Saude,
notadamente de forma descentralizada™ A sequir, voltaremos a falar de modo mais
detalhado sobre essa tematica.

11Silva, A.S., et al. Participagao social no processo de incorporagao de tecnologias em satde no Sistema Unico de Satde. Rev. Satde Publica, Sdo
Paulo, vol. 53, n.109, 2019..

12 Lopes, A. C. D. F., H. M. D. Novaes and P. C. D. Soarez (2020). "Participagdo social na gestéo de tecnologias em satide em @mbito federal no
Brasil." Revista de Saude Publica 54: 136.
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Apods o encerramento da consulta publica e de toda a avaliacao das contribuicoes
recebidas, a Conitec agenda a segunda reuniao de discussao da tecnologia, onde
serao apresentados as contribuicoes recebidas na consulta publica (negociacio de
preco, novos dados técnicos, novas evidéncias cientificas, relatos de pacientes, de
familiares, etc), e sera tomada a decisao final.

Se houver decisao favoravel pela incorporacgao, de acordo com a Lei n212.401/2011 e o Decreto n®
7.646 (art. 25): “A partir da publicacdo da decisdo de incorporar tecnologias em salde, ou
protocolo clinico e diretrizes terapéuticas, as areas técnicas terdao prazo maximo de 180 dias
para efetivar a oferta ao SUS”. Assim, o Ministério da Saude tem um prazo de 180 dias para
disponibilizar a tecnologia incorporada, a partir da data de sua publicagao no DOU. Este prazo se
faz necessario para os tramites operacionais de negociacao de prego, compra, distribuigao e
elaboragao de protocolo clinico para orientagao de uso racional.

O PCDT e um documento-guia com diretrizes e para garantir as melhores praticas diagnosticas e
terapéuticas para pacientes do SUS™ E um guia individual para cada doenca e ¢ atualizado quando
houver incorporacao, alteragao ou exclusao ou novas evidéncias cientificas identificadas a partir
de revisOes periddicas da literatura. Antes da alteracao na legislacao, o processo poderia levar até
dois anos. Entretanto, esses prazos nem sempre sdo cumpridos™.

Observe o infografico e entenda o processo completo:

1 4
06080

Registro da CMED define preco Conitec (SE) Conitec (SE) Conitec (SE)
tecnologia na Anvisa Se for um medicamento, a recebe pedido de analisa os estudos s.oI|C|ta estudos e
CMED da Anvisa coloca um incorporagao e avaliaa apresentados pelo pesquisas complementares,

Empresa fabricante se necessario
submete a tecnologia para

registro no 6rgao regulador

prego maximo para conformidade documental demandante

comercializagao no Brasil
8
O O
T EEmy

Conitec (Comités) Conitec (Comités) Conitec (Comités) Secretario da SCTIE
analisa relatério, faz submete parecer a ratifica/retifica a avalia se haverd audiéncia
recomendagées e parecer consulta publica e avalia recomendacao publica
conclusivo as contribuigoes
10 n
& D
.------.} - = o> == o> =T
Conitec (SE) Secretario da SCTIE Atualizagéo do PCDT Dispensac&o no SUS
realiza audiéncia publica se o avalia relatorio, decide e _ Emcaso de recomendacéo pela 0 governo adquire a
Secretario da SCTIE solicitar publica no DOU incorporagao, o PCDT e atualizado e tecnologia e distribui aos
publicado no DOU para incluir a nova estados para chegar aos
tecnologia e sua indicacgéo de uso pacientes que dela precisam

FONTE: CONITEC

13 PROTOCOLOS E DIRETRIZES DO MINISTERIO DA SAUDE. Conitec, 2019. Disponivel em: http://conitec.gov.br/pcdt-em-elaboracao.
Acesso em: 24 de junho de 2022.

2 to de 2022. Brasilia: 2022. Disponivel em: https://www.planalto.gov.br/ccivil_03/
i at02019—2022/2022/decreto/d11161.htﬁ Acesso em: 08 de novembro de 2022. 09
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Contexto Brasileiro - CONITEC

A Comissao Nacional de Incorporacao de Tecnologias no Sistema
Unico de Satde (Conitec)

foi criada em 28 de abril de 2011 e regulamentada pelo Decreto 7.646/2011 de dezembro
do mesmo ano. O 6rgao foi criado para executar a tarefa de avaliagao de tecnologias
em saude e elaboracao ou alteracao de protocolos clinicos no @mbito do sistema
publico de saude brasileiro com processos mais claros e ageis’®

A Comissao tinha, até 2022, uma estrutura simples dividida em dois 6rgaos: o Plenario e a
Secretaria Executiva. A partir de 2022, a Conitec dividiu-se em: Comité de Medicamentos,
Comité de Produtos e Procedimentos, Comité de Protocolos Clinicos e Diretrizes
Terapéuticas e Secretaria-Executiva. Os comités sdao composto por 15 membros, sendo
sete membros das secretarias do Ministério da Saude, um membro do Conselho Federal de
Medicina (CFM), um membro do Conselho Nacional de Saude (CNS), um membro do
Conselho Nacional das Secretarias Estaduais de Saude (CONASS), um do Conselho
Nacional dos Secretarios Municipais de Saude (CONASEMS), um da Agéncia Nacional de
Saude Suplementar (ANS), um da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa), um da
Associacao Médica Brasileira (AMB) e outro do Nucleo de Avaliacdao de Tecnologias em
Saude. A Secretaria-Executiva, por sua vez, fica a cargo do Departamento de Gestao e
Incorporacao de Tecnologias e Inovacao em Saude do Ministério da Saude

Os Comités sao os o6rgaos mais importantes: discutem, deliberam e emitem
recomendagdes de recomendacao ou nao recomendacao de incorporacao,
alteracao ou exclusao de tecnologias em saude a serem utilizadas no SUS e sobre os
protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas. Uma tecnologia é pauta de duas
reunidoes dos Comités: a de apresentacao e decisao da recomendacao preliminar e a

reuniao apoés a consulta publica, momento em que as contribuicoes recebidas sao
analisadas e a decisao final é emitida. A Secretaria Executiva é quem secretaria,
coordena e gerencia todas as atividades da Conitec e também emite os relatérios
gue subsidiam e apoiam os membros dos Comités.

E sempre importante frisar que a

Conitec é um érgao consultivo e Durante o processo de avaliagao

nao deliberativo: apés a emissao
do relatorio final com a
recomendacao de incorporacao
ou nao incorporacdo de uma
tecnologia ele é enviado para o
Ministério da Saude, que toma a
decisao final.

18 A COMISSAO. Conitec, 2015. Disponivel em: http://conitec.gov.br/
entenda-a-conitec-2. Acesso em: 22 de junho de 2022.
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de uma tecnologia para o SUS,
existem algumas interfaces de
participacao social em que
sociedade civil organizada - o que
inclui associagdées de pacientes,
meédicos e profissionais da saude
e também pacientes e cuidadores
- @ convidada a se pronunciar.
Vamos falar sobre cada uma delas
em seqguida.



~ Participac¢ao Social T

E de suma importancia a sociedade participar no processo de ATS, contribuindo
com informagoes de dados de vida real. Desde a criagcao da Conitec, a ATS foi
institucionalizada como uma politica de Estado, conferindo critérios definidos e
transparéncia ao processo de incorporagao de tecnologias em saude no SUS.

Uma das atribuicbes da Secretaria-Executiva da Conitec, exercida pelo
Departamento de Gestao e Incorporagao de Tecnologias e Inovagao em Saude
(DGITIS), é promover acoes que fomentem a participa¢ao social no processo de ATS
no SUS. Inclusive, é de competéncia da Conitec promover agoes que favorecam e
estimulem a participagao social no processo de avaliagao das tecnologias em saude
utilizadas no SUS. Na sequéncia, vocé confere os principais mecanismos de
participagao social previstos na Conitec:

A) Consultas Publicas e Enquetes

Sao espacgos criados para coletar opinioes, sugestoes, criticas da sociedade sobre
determinado processo ou assunto especifico. Costuma ficar um tempo limitado no
ar e normalmente acontece pela internet. No caso da Conitec, quando uma
tecnologia ou PCDT esta sendo analisado, em determinado momento, é aberta uma
consulta publica por 20 dias corridos ou 10 em caso de urgéncia”,

Quando uma consulta publica é aberta, como brevemente citado anteriormente,
junto com ela constam dois relatorios para subsidiar as contribuicoes: o Relatério
Técnico e o Relatério para a Sociedade. O primeiro é completo e o segundo,
simplificado e mais palatavel para o publico leigo. Neles, ja constam a decisao
preliminar de incorporagao, nao incorporagao ou exclusao do objeto analisado.

Durante a vigéncia da consulta, pacientes, cuidadores, gestores publicos, profissionais da
saude e especialistas podem contribuir com suas experiéncias com aquela tecnologia
analisada ou PCDT por meio de um formulario eletréonico. Existem dois modelos de
formulario: o de Experiéncia e Opiniao e o Técnico-Cientifico. O primeiro é destinado para
pacientes, cuidadores e publico geral, enquanto o segundo serve para médicos e
profissionais de saude ou especialistas na tecnologia. Ao final do prazo, essas
contribuicoes sao analisadas e servem para compor a analise qualitativa do processo de
avaliacao e comporao o relatério final. As contribuicées que serao apresentadas nas
reunioes dos Comités da Conitec para subsidiar a tomada de decisao e emitir a decisao
final.

As enquetes, por outro lado, especificamente, coletam informacdoes num momento
preliminar de elaboracao ou alteracao de um protocolo clinico e diretriz terapéutica de
alguma patologia. Depois de pronto, o documento & submetido a uma consulta publica
tradicional para revisao final da sociedade e coleta das ultimas contribuicdes.”

17 CONSULTAS PUBLICAS. Conitec, 2017. Disponivel em: http://conitec.gov.br/consultas-publicas. Acesso em: 23 de junho de 2022..
18 ENQUETES. Conitec, 2015. Disponivel em: http://conitec.gov.br/enquetes. Acesso em: 23 de junho de 2022.




B) Perspectiva do Paciente

Uma das formas mais recentes criadas pela Conitec de participagao social no
processo de avaliacao de tecnologias chama-se “Perspectiva do Paciente”. Nela, a
cada nova tecnologia avaliada, o érgao abre uma chamada publica para que
pacientes, cuidadores ou familiares voluntarios que tiveram experiéncia com o
objeto de analise sejam ouvidos nas reunioes dos comités por um periodo de tempo
e possam contar o seu relato de vida real e sua visao como usuario do SUS acerca da
tecnologia®. Contudo, as primeiras experiéncias demonstraram que 10 minutos é
tempo insuficiente para que o paciente possa com qualidade relatar sua histéria,
suas evidéncias e sua experiéncia de vida, além do que faz-se necessario um
aprimoramento da escuta daqueles que participam da plenaria.

C) Audiéncias Publicas

Audiéncias publicas sao reunides convocadas pelo poder publico para ouvir a
sociedade sobre um assunto especifico e ampliar a sua discussdo?. Bastante comum
no poder legislativo em todas as esferas, também pode ser um mecanismo utilizado
pela Conitec dentro do processo de ATS. Enquanto que em outras esferas publicas a
sociedade civil pode provocar uma audiéncia publica, quando se diz respeito a
Conitec, essa prerrogativa € apenas do Secretario de Ciéncia, Tecnologia, Inovacao e
Insumos Estratégicos em Saude (SCTIE) do Ministério da Saude.

A audiéncia publica pode ser convocada apoés dar-se por encerrado todo o
processo e o trabalho da Conitec, ou seja, apés a emissao do relatério com a
recomendacao final e a entrega do mesmo ao Ministério da Saude. A reuniao sé6
acontece caso o dirigente da pasta entenda que sao necessarios mais subsidios
para a decisao do Governo Federal, ou seja, se ele vai sequir a recomendagao da
Conitec ou nao sobre determinada tecnologia em saude. Até novembro de 2022,
data da revisao deste caderno, havia informagao que somente seis audiéncias ja
haviam sido realizadas pela Conitec.

D) Cadastro de pacientes, associacido de pacientes e especialistas

Também recentemente, a Conitec criou um banco de dados de pacientes, associagdes de
pacientes e especialistas continuo para identificar pessoas, profissionais e organizagoes
interessadas no processo de ATS para serem acionadas nos momentos de participagao
social ou quando nao ha evidéncias cientificas ou dados de vida real suficientes que
ampare a defesa da tecnologia ?’. Ou ainda, para ouvir as experiéncias clinicas de
especialistas para que contribuam na construcao de PCDTs ou tragam uma nova pratica
clinica nao explorada numa analise de tecnologia. 22

19 PERSPECTIVA DO PACIENTE. Conitec, 2021. Disponivel em: http://conitec.gov.br/perspectiva-paciente. Acesso em: 23 de junho de 2022.
20 AUDIENCIAS PUBLICAS. Conitec, 2021. Disponivel em: http://conitec.gov.br/audiencias-publicas. Acesso em: 24 de junho de 2022

21CONITEC QUER CONHECER PACIENTES E ASSOCIAGOES DO BRASIL. Conitec, 2020. Disponivel em: http://conitec.gov.br/cadastro-pacientes-
associacoes. Acesso em: 23 de junho de 2022.

22 CONITEC QUER CONHECER ESPECIALISTAS EM SAUDE QUE TENHAM INTERESSE NO SUS. Conitec, 2022. Disponivel em: http://conitec.gov.br/
cadastro-especialistas-em-saude. Acesso em: 23 de junho de 2022.
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COMO UMA ASSOCIACAO PODE

PARTICIPAR DO PROCESSO DE ATS?

A associacao de pacientes nao s6 pode como deve participar de todo o processo
de avaliacao de tecnologias de sallde em que seus pacientes serao diretamente
ou indiretamente impactados, nem que seja monitorando-o minimamente e
divulgando ao seu publico-alvo a cada nova fase. Aquelas que realmente desejam
fazer ainda mais diferenca onde o impacto é duradouro, mas de longo prazo,
podem iniciar seguindo passos abaixo:

—8 A)Capacite-se

Antes de mais nada, é preciso pesquisar e estudar bastante o processo de ATS para
entender os pormenores e tudo o que esta em jogo. O primeiro passo vocé ja deu: a
leitura deste material € um 6timo ponto de partida. Mas nao esquega que o cenario
de ATS também é politico e, portanto, é dindmico. Fique atento aos diversos cursos
gratuitos sobre o tema, leia artigos, acompanhe as atualizagdes de leis, e fique de
olho nas atualizacdes do Instituto Unidos pela Vida, por exemplo.

—& B)Crie relacionamento com especialistas e atores de interesse

Fagca conexdes com médicos, demais profissionais de saude, especialistas de
interesse e atores envolvidos, que sejam engajados e estejam sempre atualizados
com as tecnologias da sua patologia. Cercar-se de experts que possam lhe auxiliar a
entender o processo e a tecnologia em sua minucia faz parte do seu trabalho e faz
com gque vocé permanega sempre capacitado com as inovacoes tecnoldgicas.

E importante que vocé também crie um relacionamento de duas maos com a
industria que produz tecnologias em saude para a patologia que vocé representa,
sempre baseados nos valores do dialogo, colaboracao, transparéncia,
independéncia e ética. Sao eles os responsaveis por boa parte do processo de ATS e
também os mais interessados. Dessa forma, vocé fica sabendo de todos os passos
em primeira mao, ganha tempo para pensar em um plano de ataque e também pode
articular e exercer pressao para exigir deles agées mais urgentes, se assim for
necessario.

—8 C)Cadastre-se na Conitec como associacio interessada

Deixe claro para a Conitec que vocé existe, monitora e participa do processo de ATS
e esta a disposicao do 6rgao para eventuais consultas e convocatoérias. Para isso,
entre no site da Conitec - www.conitec.gov.br - e preencha o formulario eletrénico
disponivel. Isso, antes de mais nada, € um sinal de que vocé entrou para o jogo e vai
entrar no radar da instituigao.
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D) Monitore, prepare e encaminhe pacientes para contarem sua
perspectiva

Fiqgue atento aos chamamentos publicos da Perspectiva do Paciente. Quando uma
tecnologia do seu interesse foi submetida para apreciagao na Conitec, antes da
primeira reunido de apresentacao no comité, esse chamamento costuma ser aberto.
Identifique na sua associagao ou rede de atuagcao um paciente ou cuidador que
tenha experiéncia empirica direta, ou seja, que fez uso da tecnologia apreciada.
Apéds identifica-lo, expligue a ele a importancia da oportunidade e que ele ira
representar todos os pacientes que necessitam daquela tecnologia e entao, ajude-o
nainscrigao.

Caso ele for selecionado como titular ou suplente, prepare-o com tudo o que ele
precisa saber sobre a tecnologia e as possiveis respostas para perguntas que a
Conitec podera perguntar. Mas lembre-se: o paciente esta |la para contar a sua
propria histéria e experiéncia e deve ficar livre para tal. Discursos dirigidos,
ensaiados e técnicos demais sao fortemente desaconselhados e podem causar
efeito contrario. Por outro lado, o despreparo pode igualmente causar uma
impressao negativa.

E) Contribua e convide toda a sua comunidade a participar das
consultas publicas

Um dos momentos mais importantes de participacao social é a consulta publica.
Durante os 20 dias em que ela fica vigente, & possivel mobilizar e engajar toda a
comunidade da doenga para referendar uma decisao favoravel de incorporagao da
Conitec ou entao tentar reverter uma possivel decisao desfavoravel e tentar virar o
jogo. Saiba mais na proxima sessao como vocé deve se preparar para esse
momento.

COMO UMA ASSOCIACAO DEVE SE PREPARAR PARA UMA
CONSULTA PUBLICA?

A) Cumpra seu papel social de unir e engajar comunidade

Para participar de uma consulta publica e mobilizar todo mundo, nao poupe esforgos
para convidar, convocar e divulgar a oportunidade de contribuicao para toda a sua
rede de contatos interessada. Invista bastante em comunicacao e jogue pesado nas
midias sociais.

Mas s6 isso nao basta: junto com o convite, se faz necessario informar brevemente
como funciona o processo de ATS e reiterar a importancia desse momento decisivo,
pois nem sempre isso & de conhecimento geral. Faga passo a passo, lives,
campanhas, eventos, ajude individualmente quem nao conseguir e seja criativo nas
formas de engajamento e participacao. Dessa forma, vocé estara capacitando a sua
comunidade e empoderando-a para ser cada vez mais participativa.




Mas por que tanto trabalho? Pois a qualidade das contribuicoes é muito mais
importante do que a quantidade: de nada adianta ter 50 mil contribuigées em uma
consulta publica da Conitec com a mesma resposta copiada e colada ou com
respostas vagas, curtas, pouco qualificada e que nao agregam em nada o processo
de andlise e avaliagao sendo conduzido. Instrua sempre que a resposta precisa vir
diretamente da experiéncia do paciente, cuidador ou membro da associagao que
estiver respondendo e que ele precisa estar minimamente informado.

—& B) Convoque médicos, profissionais da saude e especialistas a
contribuir

A contribuicao técnico-cientifica € uma das mais importantes no processo de ATS.
Por isso, articular uma participacao extremamente qualificada de especialistas,
sejam eles médicos, demais profissionais da saude ou outros interessados na
tecnologia, se faz extremamente necessario. Afinal, somente eles poderao
contribuir com dados de vida real, o que inclui experiéncias clinicas, desfechos e
demais evidéncias que a bula ndao mostra. Caso a Conitec analise essas
contribuicoes e entenda que ha novos dados que devem ser analisados, existe a
possibilidade dela acolher os comentarios e alterar sua decisao preliminar.

PARTE Il - Sobre Doencas Raras, Fibrose
Cistica, Atrofia Muscular Espinhal e Esclerose
Miultipla

Agora que vocé ja compreendeu o que sao as tecnologias de saude, como sao
avaliadas e incorporadas no SUS, vamos tratar de forma breve das doencgas raras,
especialmente trés delas: a FC - Fibrose Cistica, objeto principal de trabalho do
Instituto Unidos pela Vida, a AME - Atrofia Muscular Espinhal, foco de atuacao do
Instituto Fernando Loper Vasconcellos, e da EM - Esclerose Multipla, representada
também pela Amigos Multiplos pela Esclerose.

0 QUE SAO DOENGCAS RARAS?

Estima-se que existam em torno de 6 a 8 mil patologias raras mundialmente e que
mais de 300 milhdes de pessoas vivem com uma doencga rara no mundo, numero que
representa de 3,5 a 5,9% da populacdao mundial? As patologias consideradas raras
podem apresentar uma grande diversidade de sintomas e eles variam de doenca
para doenca e de pessoa para pessoa com o mesmo diagnéstico. Isso significa que,
guando o assunto é doenca rara, cada caso € um caso.

23 DOENCAS RARAS - Quais sao e por que sao chamadas dessa forma?. Pfizer, 2019. Disponivel em: https://www.pfizer.com.br/noticias/ultimas-
noticias/doencas-raras-quais-sao-e-porque-sao-chamadas-assim. Acesso em: 24 de junho de 2022.
zil: a New Model for the Brazilian Public Health System (Sistema Unico de Satde - SUS)."
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A maioria das patologias raras ainda nao tem cura, sao crénicas, progressivas
e estima-se que 80% delas sao causadas por fatores genéticos. Por conta
disso, praticamente todas as células do corpo da pessoa diagnosticada tém a
alteragao, o que torna muito complexo e custoso o desenvolvimento de
tratamentos para essas patologias.

A Europa define como doenga rara aquela que tem uma taxa de nascimento
menor do que 1 para cada 2 mil individuos nascidos. Ja nos Estados Unidos, o
dado é de prevaléncia na populagdgo em um determinado periodo. Por
exemplo, uma doenca que afeta menos de 200 mil pessoas é considerada rara
nos EUA*. No Brasil, de acordo com o Ministério da Saude, uma patologia é
considerada rara quando afeta até 65 pessoas em um grupo de 100 mil
individuos e estima-se hoje cerca de 13 milh6es de brasileiros possuem uma
patologiarara?®

Apesar disso, o pais tem uma absoluta falta de dados epidemiologicos exatos
sobre as doencas raras. Se os numeros forem semelhantes aos da Europa,
onde cerca de 6% a 8% da populagcao tem uma doenga rara, o Brasil teria
entre 12 e 16 milhdes de pessoas com uma dessas patologias, mas isso é
apenas uma estimativa, pois, infelizmente, ndo sabemos o numero certo.

= 0 QUE E FIBROSE CISTICA?

A fibrose cistica - conhecida como mucoviscidose ou ainda, “Doenca
do Beijo Salgado" - € uma doenga rara, progressiva e ainda sem cura
__¢ conhecida. Quem carrega a doenga tem dificuldades de eliminar a
secre¢ao que normalmente o corpo produz e expulsaria, como por
exemplo o catarro, o que ocasiona uma série de consequéncias. A
causa da fibrose cistica é uma anomalia genética hereditaria da
proteina CFTR (cystic fibrosis transmembrane conductance regulator)
que faz com que toda a secrecao fique mais espessa que o normal.

Além do sistema respiratério, suas consequéncias desencadelam
reagoes também nos sistemas digestorio e reprodutor Os principais
sintomas da fibrose cistica sao: tosse croénica, pneumonia de
repeticao, diarreia, polipos nasais, baqueteamento digital, suor mais
salgado que o normal e dificuldade em ganhar peso e estatura.

24 VINTURELI, Kamila. Doengas raras: realidade e desafios no Brasil. Instituto Unidos pela Vida, 2022. Disponivel em: https://
unidospelavida.org.br/doencas-raras-brasil. Acesso em: 27 de junho de 2022.

25 TEIXEIRA, Raquel. Doengas raras atingem cerca de 13 milhoes de brasileiros. Radio Senado, 2022. Disponivel em: <https://
www12.senado.leg.br/radio/1/noticia/2022/02/02/doencas-raras-atingem-cerca-de-13-milhoes-de-brasileiros>. Acesso em: 27 de
junho de 2022.

26 FIBROSE CISTICA. Instituto Unidos pela Vida, 2021. Disponivel em: https://unidospelavida.org.br/fibrose-cistica/. Acesso em: 27
de junho de 2022.
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DIAGNOSTICO DA FIBROSE CISTICA

O diagnostico da FC pode acontecer nos primeiros dias de vida do recém-
nascido, através da realizacao do Teste do Pezinho, que faz parte do
Programa Nacional de Triagem Neonatal. Se o teste vier alterado com
indicacao para a fibrose cistica, é preciso realizar uma recoleta, que, se
também vier alterada, é necessario o encaminhamento para o teste do suor,
visando descartar ou confirmar o diagnéstico.

Esse exame também pode ser feito durante as demais fases da vida da
pessoa e é considerado o padrao ouro para o diagnéstico. Ambos os exames
estao disponiveis no SUS de forma gratuita. De forma mais profunda, também
@ possivel realizar um exame genético para descobrir se ha ou nao mutacao
genética na proteina CFTR. Entretanto, esse exame nao é coberto pelo SUS.

De acordo com o Registro Brasileiro de Fibrose Cistica de 2019, existem
aproximadamente 6 mil pessoas no Brasil convivendo com a patologia?, mas
considera-se esse numero um caso de subnotificagao, pois existem um sem
numeros de pessoas sem diagndstico ou com diagnéstico erréneo. Estima-se
que um a cada 10 mil nascidos vivos nas¢a com a doenca?.

TRATAMENTO DA FIBROSE CISTICA

A fibrose cistica, apesar de ainda nao ter cura conhecida, tem tratamento que
objetiva a qualidade de vida e reducao dos sintomas, que pode contemplar:

@ Fisioterapiarespiratoria diaria (exercicios para ajudar na expectoragcao
e limpeza do pulmao, evitando infecgoes);

@ Realizagao de atividade fisica regular (contribui com o aumento da
capacidade respiratoria e fortalecimento muscular);

@ Ingestao de enzimas pancreaticas (absorcao de gorduras e nutrientes)
e suplementos vitaminicos;

® Medicamentos: uso de antibiéticos (tratamento de infecgoes
bacterianas), antifungicos (tratamento de infecc¢des flingicas),
corticoides (tratamento de inflamacoes) e moduladores (regulam a
proteina CFTR).

27 Registro Brasileiro de Fibrose Cistica, 2020. Disponivel em: http://portalgbefc.org.br/ckfinder/userfiles/files/REBRAFC_2019.pdf.
Acesso em: 27 de junho de 2022.

28 FIBROSE CiSTICA ATINGE 1A CADA 10 MIL NASCIDOS VIVOS NO BRASIL. Empresa Brasileira de Servicos Hospitalares, 2020. Disponivel
em: https://www.gov.br/ebserh/pt-br/comunicacao/noticias/fibrose-cistica-atinge-1-a-cada-10-mil-nascidos-vivos-no-brasil. Acesso
em: 27 de junho de 2022.
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Bl MODULADORES: TRATAMENTOS
INOVADORES PARA A FIBROSE CiSTICA

As terapias medicamentosas baseadas na modulacao da proteina CFTR corrigem o
defeito congénito de algumas das mais de 2 mil muta¢coées da doenga. A CFTR
controla o fluxo adequado de agua e cloreto para dentro e fora das células que
revestem os pulmées e outros 6rgaos. Nas pessoas com fibrose cistica, as
mutagoes causam a producido de uma proteina defeituosa ou a auséncia de sua
producao. Tal situacao leva ao acumulo de muco espesso e viscoso, que pode
acarretar infecgoes nos pulmoes, lesées no pancreas e problemas em outros
orgaos do corpo?

Os quatro moduladores que existem no mercado hoje sdo: ivacaftor (Kalydeco®),
lumacaftor/ivacaftor (Orkambi®), tezacaftor/ivacaftor (Symdeko®) e elexacaftor/
tezacaftor/ivacaftor (Trikafta®). Existem diversos outros moduladores que
atualmente encontram-se em fase de pesquisa e desenvolvimento, mas ainda
longe do mercado.

0 ivacaftor e o lumacaftor/ivacaftor foram objeto de consulta publica da Conitec
em 2020. O primeiro teve parecer favoravel pela incorporacao’® e seguiu para a
distribuicdo no SUS e o segundo, desfavoravel® . O tezacaftor/ivacaftor foi
apreciado pelo orgao em 2022, mas obteve parecer final desfavoravel32. 0
elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor ainda nao foi submetido para a Conitec até a
producao deste caderno.

mm 0 QUE E ATROFIA MUSCULAR s
ESPINHAL (AME)?

A atrofia muscular espinhal (AME) é uma doenga neuroldgica rara, genética,
progressiva, ainda sem cura conhecida e que atinge 1a cada 10 mil nascidos vivos3
A patologia prejudica a capacidade do corpo de produzir uma proteina basica
responsavel pelos chamados neurdnios motores3-.

29 CFTR Modulator Therapies. Cystic Fibrosis Foundation. Disponivel em: https://www.cff.org/managing-cf/cftr-modulator-therapies. Acesso
em: 27 de junho de 2022.

30 MINISTERIO da Saude. Relatério de Recomendacéo - Ivacaftor para pacientes acima de 6 anos que apresentem uma das seguintes mutacdes
de gating(classe IIl), G55ID, G1244E, G1349D, G178R, G551S, S1251N, S1255P, S549N ou S549R. Conitec, 2020. Disponivel em: http://conitec.gov.br/
images/Relatorios/2020/Relatorio_lvacaftor_FibroseCistica_CP38_2020.pdf. Acesso em: 28 de junho de 2022.

31 MINISTERIO da Saude. Relatorio de Recomendagao - Lumacaftor/Ivacaftor para tratamento de fibrose cistica (FC) em pacientes com 6 anos
de idade ou mais e que sdo homozigotos para a mutagao F508del no gene regulador de condutancia transmembrana da fibrose cistica (CFTR).
Conitec, 2020. Disponivel em: http://conitec.gov.br/images/Relatorios/2020/Relatorio_Lumacaftor_lvacaftor_FibroseCistica_CP37_2020.pdf.
Acesso em: 29 de junho de 2022.

32 MINISTERIO da Saude. Relatério de Recomendagao - Tezacaftor-ivacaftor para o tratamento de pacientes com fibrose cistica com 12 anos
de idade ou mais com mutacao F508del do gene CFTR em homozigose ou com mutacao F508del e uma das seguintes mutagdes: P67L, D110H,
R117C, L206W, R3520Q, A455E, D5796, 711+3A— G, S945L, S977F, R1070W, D1152H, 2789+5G— A, 3272-26A— G, e 3849+10kbC— T. Conitec, 2022.
Disponivel em: http://conitec.gov.br/images/Consultas/Relatorios/2022/20220315_Relatorio_CP05_tezacaftor_ivacaftor_FC.pdf. Acesso em: 29
de junho de 2022.

33 0QUE E AME, Ministério da Saude, 2020. Disponivel em: <https://www.gov.br/saude/pt-br/assuntos/saude-de-a-a-z/a/ame>. Acesso em: 29
de junho de 2022.

34 ATROFIAMUSCULAR ESPINHAL, Ministério da Saude, 2020. Disponivel em: <https://www.gov.br/saude/pt-br/assuntos/saude-de-a-a-z/a/
ame>. Acesso em: 29 de junho de 2022.
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A AME afeta a capacidade do paciente de caminhar, falar, comer e respirar em
diferentes faixas etarias, sendo a forma mais grave quando aparece em bebés e
recém-nascidos3®. Os sintomas e sua gravidade variam de acordo com seus cinco
tipos, mas costumam ser, de uma forma geral:

Perda do controle e forgas musculares;
Incapacidade/dificuldade de movimentos e locomocgao;
Incapacidade/dificuldade de engolir;
Incapacidade/dificuldade de segurar a cabeca;
Incapacidade/dificuldade de respirar.

DIAGNOSTICO DA ATROFIA MUSCULAR ESPINHAL

O diagnéstico de AME pode ser realizado antes dos sintomas ou ja com os sintomas
apresentados e, normalmente, acontece da suspeita clinica, familiar ou triagem
neonatal®®. A unica forma de confirmar definitivamente o diagnostico de AME é por
meio de um exame genético molecular?

TRATAMENTO DA ATROFIA MUSCULAR ESPINHAL

O tratamento de AME envolve terapia medicamentosa combinada e de suporte, que
abrange fonoterapia, fisioterapia, terapia ocupacional e psicolégica etc. Assim como na
fibrose cistica, uma mutacao genética, nesse caso no gene SMN1, os pacientes com AME
nao produzem a proteina SMN que alimenta as células dos neurdnios motores. Como os
neurdnios nao se regeneram apos serem destruidos, eles vao morrendo ao ficarem sem
“alimento”.

Alguns tratamentos medicamentosos focam justamente no aprimoramento desse gene,
aumentando a quantidade da proteina SMN no corpo ou trabalhando para substituir ou
consertar o gene defeituoso.

0S TRATAMENTOS MEDICAMENTOSOS PARA AME

Quando houver orientacao médica para tratamento medicamentoso, existem trés
atualmente disponiveis no mercado brasileiro: nusinersena (Spinraza®), risdiplam
(Evrysdi®) e AVXS-101 IV (Zolgensma® intravenoso)®. O primeiro teve seu parecer
favoravel para a sua incorporacao em 2020 e ja esta sendo dispensado no SUS e
funciona produzindo a proteina SMN (vide bula).

35 ATROFIA MUSCULAR ESPINHAL. Biogen. Disponivel em: <https://br.biogen.com/pt_BR/sma.html>. Acesso em: 29 de junho de 2022.

36 ATROFIA MUSCULAR ESPINHAL (AME): A IMPORT NCIA DO DIAGNOSTICO PRECOCE. Juntos pela AME, 2020. Disponivel em: <https://
www.juntospelaame.com.br/pt_BR/home/entender/diagnostico-da-ame/atrofia-muscular-espinhal-a-importancia-do-diagnostico-
precoce.html>. Acesso em: 29 de junho de 2022.

37 GENETICA E DIAGNOSTICO. INAME. Disponivel em: <https://iname.org.br/genetica-e-diagnostico-ame>. Acesso em: 29 de junho de 2022.

38 TRATAMENTOS. INAME. Disponivel em: https://iname.org.br/tratamentos-da-ame/visao-geral/. Acesso em: 30 de junho de 2022.
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0 seqgundo teve parecer favoravel publicado em 2022 e atua produzindo a proteina
SMN e mantendo seus niveis elevados (vide bula). O terceiro, o mais inovador e
conhecido como o medicamento mais caro do mundo, teve sua decisao favoravel
pela incorporagao em dezembro de 2022 e atua fornecendo uma coépia exata
funcional do gene SMN, ajudando o corpo a fornecer a proteina (vide bula).

ll 0 QUE E ESCLEROSE MULTIPLA? T

A Esclerose Multipla € uma doenga cronica considerada rara em que o sistema
imunolégico do paciente ataca o sistema nervoso central (encéfalo e medula
espinhal), causando processos inflamatérios em varios locais do corpo, e, por isso,
é considerada autoimune. O objeto deste ataque é a bainha de mielina dos
neurdnios e isso acaba gerando dano na fungao principal dos neurdénios e em sua
manutencao*®

Existem dois tipos de EM: a forma clinica remitente-recorrente (EMRR),
responsavel por 85% dos casos, em que o paciente apresenta um quadro de surto
e melhora parcialmente ou completamente sem apresentar novos sintomas e a
forma primariamente progressiva (EMPP), responsavel pelos restantes do casos,
em que ocorre o acumulo da incapacidade de forma lenta e continua.

DIAGNOSTICO DA ESCLEROSE MULTIPLA )

As causas da doenca ainda sao desconhecidas da ciéncia, mas sabe-se que ela
atinge geralmente jovens de 20 a 40 anos e principalmente mulheres. Estima-se que
mais de 2,8 milhdes de pessoas no mundo tenham EM e no Brasil, 40 mil“°. Alguns
fatores genéticos e ambientais sao estudados para tentar entender sua relagao com
a doencga.

Os sintomas podem ser variados e a doencga, de dificil diagnostico. Nao existem
sintomas tipicos e eles precisam durar mais de 24 horas para serem considerados
neurologicos. As principais queixas sao alteragdes na visao, fraqueza nos membros,
desequilibrio, descoordenacao, alteragdes de sensibilidade e disturbios urinarios 4.
O diagnostico é realizado por meio de avaliacao clinica e teste fisico. Uma
ressonancia magnética pode mostrar locais de desmielinizagao no cérebro e na
medula espinhal, provocado pelo ataque do sistema imunol6gico*?

39 00QUE E ESCLEROSE MULTIPLA? Amigos Mltiplos da Esclerose, 2022. Disponivel em: https://amigosmultiplos.org.br/esclerose-multipla/.
Acesso em: 27 de junho de 2022.

40 "EUME CONECTO, NOS NOS CONECTAMOS": 30/5 - Dia Mundial da Esclerose Multipla. Biblioteca Virtual em Satde do Ministério da Satde,
2020. Disponivel em: https://bvsms.saude.gov.br/eu-me-conecto-nos-nos-conectamos-30-5-dia-mundial-da-esclerose-multipla. Acesso em:
27 de junho de 2022.

41 QUAIS PODEM SER 0S SINTOMAS DA ESCLEROSE MULTIPLA? Amigos Multiplos da Esclerose, 2022. Disponivel em: https://
amigosmultiplos.org.br/sintomas. Acesso em: 27 de junho de 2022.

42 ESCLEROSE MULTIPLA: ENTENDO MAIS SOBRE A DOENGCA? Amigos Multiplos da Esclerose, 2022. Disponivel em: https://
www.pfizer.com.br/noticias/ultimas-noticias/esclerose-multipla-entenda-mais-sobre-doenca. Acesso em: 28 de junho de 2022.
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TRATAMENTO DA ESCLEROSE MULTIPLA)

A esclerose multipla ainda nao tem cura, mas tem tratamento com objetivo de
melhorar a qualidade de vida dos pacientes. Usa-se corticoides para inibir os
ataques do sistema imunolégico ao corpo do paciente, para alivio dos sintomas,
especialmente a perda de visao, coordenacao ou forca. Medicamentos
imunossupressores também sao importantissimos e diminuem os efeitos da
doenca e podem evitar crises.

Além da terapia medicamentosa, exercicios fisicos, fisioterapia e terapias
alternativas sao indicados para pacientes com esclerose multipla, pois também
auxiliam em diversos processos fisicos e psicolégicos.

NATALIZUMABE, OCRELIZUMABE E TETRAIDROCANABINOL+CANABIDIOL )

Quando houver orientacao médica para tratamento medicamentoso, existem
algumas opc¢oes no mercado brasileiro: o natalizumabe (Tysabri®), o ocrelizumabe
(Ocrevus) e o tetraidrocanabinol+canabidiol (Mevatyl®). O primeiro é uma proteina
semelhante aos anticorpos que impede a entrada no cérebro das células que
provocam inflamacgao, reduzindo os danos da doenc¢a (vide bula). 0 sequndo modula
o sistema imunolégico do paciente com EM (vide bula). O terceiro atua na melhora
da rigidez dos membros relacionada a esclerose multipla e também na melhora da
funcao motora(vide bula).

PARTE lll - Breve Analise das Consultas Publicas de
Medicamentos para Fibrose Cistica, AME e
Esclerose Multipla Realizada em 2020 pela Conitec

Este caderno também objetiva, além de ampliar o conhecimento teérico
sobre ATS e participacao social, demonstrar, através de anadlises reais
como se deu o processo de incorporacao de tecnologias para Fibrose
Cistica, Atrofia Muscular Espinhal e Esclerose Miultipla no ano de 2020,
pela Conitec.




Os dados abaixo foram obtidos através de analise documental realizada no
site da Comissao Nacional de Incorporacdao de Tecnologias no Sistema
Unico de Sauide (Conitec).

Buscou-se dentro da sessdo de Reunides da Comissao (https://www.gov.br/
conitec/pt-br/assuntos/reunioes-da-conitec/pautas-e-atas), o ano de 2020 e na
parte “Atas”, foram identificadas nove atas de reunides realizadas. Em cada ata,
buscou-se as palavras chaves “fibrose cistica®, “esclerose multipla” e “atrofia
muscular espinhal”, para identificar tecnologias que tenham sido avaliadas para
estas patologias. Foram desconsiderados resultados de avaliagcoes e
recomendacoes para Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas. Foram
encontradas apresentagdes de tecnologias para as trés patologias em trés reunioes
de 2020, de numero 88, 89 e 92, conforme quadro abaixo:

Quadro 1- Reunides de apreciagao inicial de tecnologias para FC, AME e EM
- DECISAO PRELIMINAR

N2
Reuniao Patologia Demandante Tecnologia
Inicial

Origem da N Decisao
demanda AU Preliminar

Natalizumabe no tratamento

Esclerose i ; Ampliacao de pacientes com esclerose X
Biogen Natalizumabe pllag multipla remitente-recorrente Incorporar

\ETY)

Multipla de uso com alta atividade de doenga ao SUS

Ocrelizumabe para tratamento de -
pacientes adultos com Nao
q = | ultipl g

88 Esclerose Ocrelizumabe INCOrporagao | remitentorecorrente (EMRR) em incorporar

Multipla alternativa ou contraindicagao ao ao SUS

natalizumabe

Ivacaftor para pacientes acima de 6
. anos que apresentem uma das Nao
Fibrose VertFX ) 8 - seguintes mutagées de gating .
88 Cistica Farmacéutica Ivacaftor (Kalydeco®) Incorporagao | (classe lll), G55ID, G1244E, G1349D, incorporar
q G178R, G551S, S1251N, S1255P,
do Brasil Ltda SE46N o SHAOR ao SUS

Lumacaftor/lvacaftor para o =
Fibrose Vertf.'x . Lumacaftor/ _ tratamento de pacientes X Nao
i Farmacéutica Ivacaftor Incorporagao com fibrose cistica incorporar
Cistica do Brasil Ltda (Orkambi®) h°m°z'9°t"§530%ad';a TLEEED ao SUS

Beaufour Tetraidrocanabinol + canabidiol para
. . lhoria dos sintomas de pacientes =
Tetraidrocanabinol 27 me = NET)
IPSEN - _ adultos com espastlmgiade X
Esclerose P mg/ml + canabidiol 25 Incorporagao moderada a grave devidoa incorporar
A Farmacéutica esclerose multipla (EM) que nao
Multipla
mg/ml(THC+CBD) responderam adequadamente a ao SUS
LTDA outra terapia.

Atrofia i Nusinersena para tratamento ) Nao
Muscular Ampliagao da Atrofia Muscular Espinhal incorporar
Espinhal de uso 5q (AME) tipos 2 e 3. ao SUS

FONTE: A AUTORA (OLIVEIRA, VERONICA G. S. B; 2022).

Das trés tecnologias avaliadas para esclerose multipla, duas tinham como
origem da demanda a incorporagdo da tecnologia (Ocrelizumabe e
Tetraidrocanabinol 27 mg/ml + canabidiol 25 mg/ml (THC+CBD) e uma demanda
era relacionada a ampliacdo de uso (Natalizumabe). Para a atrofia muscular
espinhal, a unica tecnologia avaliada em 2020 tinha como origem da demanda a
ampliagao de uso (Nusinersena). Ja para fibrose cistica, as duas tecnologias
avaliadas em 2020 tinham demanda de incorporacao (lvacaftor e Lumacaftor/
ivacaftor).

22




Destas seis tecnologias avaliadas (3 para EM, 2 para FC e uma para AME),
todas foram encaminhadas a consulta publica com recomendacao preliminar
desfavoravel a incorporagcao, conforme motivos descritos abaixo. Observa-se
que das seis tecnologias, cinco receberam justificativas ligadas a custo /

impacto orcamentario43:

Quadro 2 - Justificativa preliminar para nao incorporacao

Patologia

Demanda / Indicagao

Justificativa - Relatoério para Sociedade

Esclerose
Multipla

Natalizumabe no tratamento de pacientes com
esclerose multipla remitente-recorrente com alta
atividade de doenga

As evidéncias de superioridade do medicamento em relagao as
alternativas disponiveis dizem respeito apenas aos casos de alta
atividade da doenga. Além disso, levou-se em conta o risco de
LEMP atrelado ao uso do natalizumabe, bem como o alto impacto
orcamentario da sua possivel incorporagao.

Esclerose
Multipla

Ocrelizumabe para tratamento de pacientes
adultos com esclerose multipla remitente-
recorrente (EMRR) em alternativa ou
contraindicagao ao natalizumabe

0 plenario considerou que o ocrelizumabe e o natalizumabe
apresentam equivaléncia terapéutica, mas o primeiro é mais
custoso que o segundo. Por isso, a relagao custo-efetividade nao
se mostrou favoravel a incorporacao do ocrelizumabe para
o tratamento da EMRR no SUS.

Fibrose
Cistica

Ivacaftor para pacientes acima de 6 anos que
apresentem uma das sequintes mutagoes de
gating (classe ), G55ID, G1244E, G1349D, G178R,
G551S, S1251N, S1255P, S549N ou S549R

0 plenario considerou o curto tempo de acompanhamento dos
pacientes (48 semanas) e o alto custo do medicamento,
atendendo pacientes especificos com mutagdes G551D, acima de
12 anos. Faz-se necessario, também, realizar exames de
genotipagem especificos.

Fibrose
Cistica

Lumacaftor/lvacaftor para o tratamento de
pacientes com fibrose cistica homozigoética para
amutacao F508del

Além do custo elevado do medicamento, acarretando uma razao
de custo-efetividade extremamente alta, considerou-se,
também, a necessidade de um exame de genotipagem especifico.
Foram consideradas ainda as seguintes questdes: avaliagao de
resultados intermédios; pouco tempo de seguimento o que gera
incertezas sobre a manutengao do efeito em longo prazo;
auséncia de critérios de interrupgao do medicamento.

Esclerose
Multipla

Tetraidrocanabinol + canabidiol para melhoria dos
sintomas de pacientes adultos com espasticidade
moderada a grave devido a esclerose multipla
(EM) que nao responderam adequadamente a
outra terapia.

0 Plenario realizou a avaliagao critica de estudos de eficacia,
seguranga, custo-efetividade e impacto orcamentario na
perspectiva do Sistema Unico de Saude (SUS) e concluiu que,
embora a medicagao possa ser considerada segura, o nivel de
evidéncia dos desfechos de eficacia é de baixa qualidade, com
grau de recomendacao fraca a favor da incorporagao do
medicamento.

Atrofia
Muscular
Espinhal

Nusinersena para tratamento da Atrofia Muscular
Espinhal 5q (AME) tipos 2 e 3.

0 Plenario considerou a influéncia de outras intervengdes, como
os cuidados fisioterapéuticos e uso de érteses e préteses, por
exemplo, nos resultados apresentados pelos pacientes, em
comparacao aos efeitos do medicamento quando usado
isoladamente. Assim, alguns membros consideraram que o uso
isolado do nusinersena nao traria tantos beneficios a ponto de
evitar a progressao da doenca e, por isso, o alto custo investido
nao seria justificavel diante dos resultados apresentados.

FONTE: A AUTORA (OLIVEIRA, VERONICA G. S. B; 2022).

Através da plataforma Conitec em numeros, analisou-se os resultados
quantitativos relacionados as consultas publicas. Observa-se aqui que, em

absoluto, o que é relevante em uma consulta publica ndo é quantidade de
contribuicoes que sao enviadas, mas sim a qualidade das mesmas.

44

43 Brasil. Ministério da Saude. Comissao Nacional de Incorporagao de Tecnologias no SUS. Recomendacoes tecnologias avaliadas 2020.
Disponivel em: http://conitec.gov.br/recomendacoes-tecnologias-avaliadas-2020

44 Conitec em Numeros. Painel de acompanhamento de tecnologias em satde submetidas & Conitec no Sistema Unico de Satde. 2022.
Disponivel em: https://datastudio.google.com/embed/reporting/ed1f017¢c-58e0-4177-aeb2-61f59d50b183/page/PzCbB
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Uma contribuicdo dada em consulta publica serve para que o avaliador possa
conhecer, através da experiéncia de quem convive com a doenca - seja paciente,
familiar, profissional da salide, amigo, ou outras pessoas - realidades e demais
informacgoes que nao aparecem em dados quantitativos, por exemplo.

E ideal, portanto, que pessoas que ja tenham experiéncia no uso da tecnologia
facam suas contribuicdbes com bastante robustez, conforme apresentamos nos
capitulos anteriores. Que seja relatado, por exemplo, como era antes do uso da
medicacao e como € a realidade agora; ou como é a realidade atual que poderia ser
impactada positivamente ao fazer uso da tecnologia e demais questoes envolvidas
como tempo de tratamento, adesao, qualidade de vida, etc. O relato de vida real
precisa, em suma, trazer novas evidéncias que nao tenham aparecido na avaliacao
preliminar e que possam contribuir para a tomada de decisao.

Grafico 1 - Quantidade de contribuicoes recebidas no formulario de
experiéncia e opinidao em cada consulta publica

1916
10417

541 5679
619
302
I —
Natalizumabe (EM) Ocrelizumabe (EM) Ivacaftor (FC) Lumacaftor/ Tetraidocanabinol Nusinersena (AME)

Ivacaftor (FC) 27mg/ml +
canabidiol 25mg/ml
(THC+CBD)(EM)

M Experiéncia e Opinido

FONTE: A AUTORA (OLIVEIRA, VERONICA G. S. B; 2022).

Embora as trés patologias sejam consideradas raras, nota-se uma expressiva
participacao social nos formularios de experiéncia e opiniao, comparado a doengas
de maior prevaléncia. 0 medicamento lumacaftor/ivacaftor para fibrose cistica
obteve, das seis consultas publicas avaliadas nesta pesquisa, 0 maior numero de
contribuicées, com 11.916 contribuicées. Na sequéncia, o medicamento ivacaftor,
também para fibrose cistica, recebeu 10.417 contribuigdes, sequido do nusinersena
para atrofia muscular espinhal, com 5.679 contribuicdes; ocrelizumabe para
esclerose multipla com 5.411 contribuicoes. A tecnologia natalizumabe recebeu 619
contribuigdes e o tetraidrocanabidiol, 302 contribuigoes.




Considerando que esta pesquisa nao objetivou analisar o conteido destas
contribuicoes em especifico - dado extremamente valido quando falamos de
participacao social qualificada - nao serao apresentados aqui resultados relativos
a qualidade destas contribui¢ées. Contudo, apresentaremos a seqguir a justificativa
final de nao incorporagao. As associagoes precisam acompanhar e entender como
se dao estes processos, compreender como deveriam se dar e entao cobrar dos
executores a realizacao adequada dos mesmos, o cumprimento das regras e a
transparéncia indispensavel no contexto.

0 quadro abaixo apresenta a recomendacao final da Conitec identificado nos
relatérios, bem como a decisao final tomada ap6s a analise das contribuigoes
recebidas nas consultas publicas. E possivel identificar justlflcatlvas pautadas nas
questoes de preco, mas também apontando a necessidade de mais estudos, ou
ainda afirmando que as contribuicoes nao trouxeram evidéncias robustas o
bastante para que a decisdo preliminar fosse alterada. No quadro a segquir é

possivel também

relembrar a justificativa

inicial

para a

desfavoravel, e analisar paralelamente a decisao final:

Quadro 3 - Justificativa final para ndo incorporacao

Patologia Tecnologia

Esclerose

Multipla Natalizumabe

Esclerose
Multipla

Ocrelizumabe

Ivacaftor
(Kalydeco®)

Fibrose
Cistica

Lumacaftor/
Ivacaftor
(Orkambi®)

Fibrose
Cistica

Tetraidrocanabinol 27
mg/ml + canabidiol 25
mg/ml (THC+CBD)

Esclerose
Multipla

Atrofia
Muscular
Espinhal

Justificativa inicial

As evidéncias de superioridade do medicamento em
relagao as alternativas disponiveis dizem respeito
apenas aos casos de alta atividade da doenga. Além
disso, levou-se em conta o risco de LEMP atrelado ao
uso do natalizumabe, bem como o alto impacto
orgcamentario da sua possivel incorporagao.

Relagao custo-efetividade nao se mostrou favoravel a
incorporagao do ocrelizumabe para o tratamento da
EMRR no SUS.

Curto tempo de acompanhamento dos pacientes (48
semanas) e o alto custo do medicamento, atendendo
pacientes especificos com mutagées G551D, acima
de 12 anos. Faz-se necessario, também, realizar
exames de genotipagem especificos

Além do custo elevado do medicamento, acarretando
uma razao de custo-efetividade extremamente alta,
considerou-se, também, a necessidade de um exame
de genotipagem especifico. Foram consideradas ainda
avaliagao de resultados intermédios; pouco tempo de
seguimento o que gera incertezas sobre a manutengao
do efeito em longo prazo; auséncia de critérios de
interrupgao do medicamento

Embora a medicagao possa ser considerada segura, o
nivel de evidéncia dos desfechos de eficacia é de baixa
qualidade, com grau de recomendagao fraca a favor da

incorporagao do medicamento.

Consideraram a influéncia de outras intervengoes,
como os cuidados fisioterapéuticos e uso de orteses e
proteses, por exemplo, nos resultados apresentados
pelos pacientes, em comparagao aos efeitos do
medicamento quando usado isoladamente. Assim,
alguns membros consideraram que o uso isolado do
nusinersena nao traria tantos beneficios a ponto de
evitar a progressao da doenca e, por isso, o alto custo
investido nao seria justificavel diante dos resultados
apresentados.

Recomendacao final da Conitec

A recomendagao considerou que existe
superioridade do natalizumabe para pacientes
com alta atividade da doenca. Além disso, a
proposta de atualizagao do PCDT da esclerose
multipla aborda essa classificagao da doenga

Principalmente a proposta de custos aproximados
entre o ocrelizumabe e natalizumabe,
condicionada a isengao de impostos e bonificagao
de doses do ocrelizumabe.

Estudos apresentados mostraram redugao de
valores de cloreto no suor e melhora da fungao
pulmonar. Porém, observaram que mais estudos
sa0 necessarios para estimar o beneficio clinico
real do medicamento, dai a necessidade de
reavaliagdo em trés anos.

0 Plenario entendeu que os resultados sobre a
eficacia do lumacaftor/ivacaftor nao foram
suficientemente comprovados, assim como o
incremento dos custos em relagao a sua
efetividade e o impacto orgamentario,
considerados muito elevados.

Consideraram que nao houve evidéncias adicionais
para mudar a recomendagao preliminar e
que ainda ha incertezas sobre a eficacia do
fitofarmaco.

Entenderam que nao houve argumentagao
suficiente nas contribui¢des para alterar a
recomendagao inicial.

FONTE: A AUTORA (OLIVEIRA, VERONICA G. S. B; 2022).

recomendacao

Decisao Final

Recomendado
ampliacao
de uso

Nao
incorporar
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Recomendado
ampliacao
de uso

Nao
incorporar
ao SUS

Nao
incorporar
ao SUS

Incorporar ao
SUS* para AME 5q
tipo Il

Nao incorporar ao
SUS para AME 5q
tipo lll




Em todos estes aspectos, é fundamental que a sociedade civil esteja envolvida.
Desde a negociacao de preco junto a induastria, dialogando sobre possiveis
propostas, demonstrando a realidade do pais e de outros paises; articulando com
sociedades médicas, informando sobre a necessidade da participacao em
consulta publica representando aquela parcela de pacientes. E fundamental
também a participacao das associa¢oes no preparo da sociedade, dos familiares,
dos pacientes para a consulta publica. A associacao, portanto, tem papel
importante em todas as etapas do processo e deve ocupar este espaco,
entendendo como funcionam todos esses processos, se articulando e fazendo
cumprir seus direitos.

“Analisando que formamos uma associac¢ao civil de doenga rara com objetivo de ter
melhorias no campo da saude, como pesquisas, protocolos de atendimento e planos
nacionais para as pessoas com determinada doenca, nosso papel é fundamental.
Por isso a importancia crucial, enquanto associagao de pacientes, de darmos voz a
essa vivéncia, de levarmos aos tomadores de decisdao fatos importantes das
mudancas do dia a dia tomando determinada medicacao ou a diferenca que fara na
vida de nossos representados, o uso de determinada tecnologia incorporada. Por
isso a importancia crucial, enquanto associag¢ao de pacientes, de darmos voz a essa
vivéncia, de levarmos aos tomadores de decisao fatos importantes das mudancas
do dia a dia tomando determinada medicagao ou a diferengca que fara na vida de
nossos representados, o uso de determinada tecnologia incorporada”.

(Adriane Loper, Instituto Fernando Loper Vasconcellos - AME)

PARTE IV - Breve Relato de Experiéncia
Atuacao de Associacoes de AME e Fibrose Cistica

Relato AME - Instituto Fernando Loper Vasconcellos - Por Adriane Loper

Em abril de 2019, O Spinraza® (nusinersena) foi incorporado ao SUS, por
recomendacao da Conitec, para pacientes com AME 5q tipo |, conforme a Portaria n®
24, de 24 de abril de 2019, a qual estabeleceu a inclusao do medicamento nos
moldes tradicionais para o Tipo I. A alegria foi grande, mas, s6 o tipo | foi
contemplado e ainda com muitas restri¢ées. E os outros tipos? E essa quantidade
de restricoes? Com a negativa para os tipos Il e lll, inicia-se todo o novo trabalho.
Comegamos novamente e ainda agravado pela pandemia da Covid-19. Aporrinhamos
muito durante 1 ano e 4 meses, mandando oficios e cobrando de deputados,
senadores e até da primeira-dama pedidos da incorporagao para tipo Il e lll.

Precisamos da mobilizacao da sociedade civil e de diversos profissionais de saude
para sensibilizar e, se nao sensibilizar, cobrar providéncias de nossos governantes.
Nova submissao, nova consulta publica, nova mobilizacao, mais meses e mais
algumas grandes vitérias. Pela primeira vez na histéria da Conitec houve uma
AUDIENCIA PUBLICA.
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A Audiéncia Publica n2 01/2021 foi realizada no dia 19 de marco de 2021, em formato
virtual, com a finalidade de ouvir a sociedade acerca do tema para a tomada de
decisao. Na ocasiao, houve a apresentacao de 17 participantes: trés representacoes
da industria farmacéutica, cinco representacoes de pacientes, quatro
representacoes de profissionais da saude, uma representagcao de metodologista,
uma representacao de gestores do SUS e trés representacoes de pesquisadores,
além daqueles que acompanharam a programagao ao vivo pelos canais oficiais da
Conitec nainternet.

E nossa alegria veio, quase depois de 2 meses de espera. Durante a 52 Reuniao
Extraordinaria da Conitec, realizada nos dias 12 e 13 de maio de 2021, a Conitec
deliberou que a recomendacao final fosse parcialmente modificada apds avaliar as
contribuigdes recebidas na audiéncia publica! Dessa forma, os membros do Plenario
recomendaram a incorporacao do nusinersena para o tratamento da atrofia
muscular espinhal 5q tipo Il, com diagnéstico até os 18 meses de idade, conforme
Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas do Ministério da Saude; e a nao
incorporacao do nusinersena para tratamento da atrofia muscular espinhal 5q tipo
lll. E agora a nossa luta continua eterna para que seja contemplada para TODOS os
tipos de AME! Abaixo alguns exemplos de a¢oes que fizemos durante o processo:

—® Articulagdo com a farmacéutica para saber quando eles submeteriam
o "dossié” (documentos) que sdo necessarios em um novo processo
de avaliacao de tecnologia;

Depois da recomendacao preliminar, muito trabalho pela consulta

—@® publica, recomendacio final da Comissao, decisao por parte da SCTIE!
Muitos oficios, sensibiliza¢cao, conversas, trocas, capacitagcdo. Em
junho/2021 Incorporado Tipo Il - Desfavoravel Tipo lll. Em marco de
2021, a primeira audiéncia publica da histoéria da Conitec.

Associacdo: Precisamos entender cada passo desse fluxo para poder fazer com
gue a comunidade entendesse o que aconteceria e como e quando a sociedade por
nos representados poderia contribuir. Além de mapear os possiveis gestores,
politicos e drgaos governamentais envolvidos que poderiam nos auxiliar nessa
caminhada.

E positivo termos um espago para sermos ouvidos e termos representatividade.
Mas, ainda é muito pequena nossa participacao, pois estamos falando de pessoas
que nao escolheram nascer com doencas raras e graves. E os tomadores de decisao
precisam saber que nao estao analisando apenas custo-efetividade, mas a
diferenca de qualidade de vida que essas novas tecnologias podem fazer na vida
das pessoas.

27



Sugestoes de Melhorias para o processo de ATS:

Considero que nossa participacao é muito pequena, e no meu entender todas
tecnologias avaliadas deveriam envolver em diferentes fases a participacao
social. As pessoas deveriam fazer parte da transparéncia do processo até para o
esclarecimento em audiéncias publicas para o melhor entendimento (nesse caso
da doencga) para todas as partes envolvidas. A consulta publica deveria ter um
formato um pouco mais facilitado para que mais pessoas “leigas” conseguissem
participar e educacdao em saude seria primordial para todos os cidadaos
brasileiros entenderem seus direitos e deveres que envolvem esse bem tao
precioso chamado saude.

Relato Fibrose Cistica - Unidos pela Vida - Instituto Brasileiro
de Atencdao a Fibrose Cistica - Por Verdnica Stasiak
Bednarczuk de Oliveira

Em 12 de agosto de 2020 foram abertas as consultas publicas referentes aos
medicamentos Kalydeco® (ivacaftor) e Orkambi® (lumacaftor/ivacaftor) no site da
Comissao Nacional de Incorporacao de Tecnologias no SUS (Conitec). As consultas
foram iniciadas apds a recomendacao inicial desfavoravel a incorporacao realizada
durante a 882 Reuniao da Conitec e se encerraram no dia 31 de agosto de 2020.

Kalydeco®: o pedido de incorporagao foi realizado com indicacao para pessoas

___¢ com fibrose cistica acima de 6 anos que apresentem uma das seguintes mutagoes
de gating (classe lll), G55ID, G1244E, G1349D, G178R, G551S, S1251N, S1255P, S549N
ou S549R.

¢ Orkambi®: foi solicitada a incorporacao com indicacao para pacientes com 6 anos
de idade ou mais e que sao homozigotos para a mutagao Delta F508 no gene CFTR.

Antes mesmo da realizacao da 882 Reuniao da Conitec, em que foi apresentada a
recomendacdo inicial desfavoravel a incorporacdo do Kalydeco® (ivacaftor) e
Orkambi® (lumacaftor/ivacaftor, iniciamos a divulgacdo de conteudos sobre os
medicamentos e 0 processo de incorporacao de novas tecnologias no Brasil por meio
de textos, podcasts e lives no site e midias sociais do Instituto Unidos pela Vida.
Estes conteudos objetivavam preparar o publico para quando a consulta publica
estivesse disponivel.
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Realizamos transmissdes ao vivo em nossa pagina no Facebook com informacoes
relevantes sobre o desenvolvimento, aprovacao e registro de medicamentos, além de
abordar o processo de incorporagao em nosso pais. Enviamos em conjunto com a
Associacao Brasileira de Assisténcia a Mucoviscidose (ABRAM), um oficio a Conitec
solicitando a participacao de representantes das entidades como ouvintes na 889
Reunidao da Comissao. Infelizmente a solicitacao foi negada.

Apo6s o resultado da 88° Reuniao da Conitec, produzimos conteudos visando
contextualizar e informar sobre a importancia da participa¢ao qualificada na
consulta publica. Realizamos reunides virtuais com os presidentes e membros de
associacoes de assisténcia a fibrose cistica de todo o Brasil. Informamos,
atualizamos e reforcamos a importancia da participacao de todos nas consultas
publicas de modo qualificado, além de tirar duvidas e compartilhar resultados.

Consideracoes Finais

Com o passar dos anos, as associagdes de pacientes ganharam espago também gracas as
suas reivindicacoes e atuacoes em todos os processos. Por estarem diretamente
conectadas a base, aos familiares, aos pacientes e profissionais da saude, as associagoes
de assisténcia a pacientes tém grande compreensao das realidades vividas em cada
patologia. Além disso, as associagcoes tém feito parte com cada vez mais competéncia e
conhecimento de todos os processos ligados a ATS.

Vimos também um expressivo avango nos espagos previstos para a participagao social
em nosso pais - assegurada por lei. Especialmente na Conitec, objeto de estudo deste
caderno, pudemos observar a evolugao das contribuicées de qualidade nas consultas
publicas, a implementacao do espaco paciente testemunho e da realizacao da primeira
audiéncia publica da historia da Conitec, conforme relatamos aqui também na
experiéncia de AME - Atrofia Muscular Espinhal.

E fato, porém, que ainda ha muito por fazer. As associagdes precisam sempre seguir em
constante capacitagao e evolugao, considerando também as frequentes mudangas em
legislacao e regulamentacao, além da propria Conitec, que ainda precisa evoluir bastante
no que tange a transparéncia, espacos para participacao social e também nas
metodologias de avaliagao das contribui¢gées recebidas nas consultas publicas.

A jornada é longa, mas, é louvavel o trabalho que as associagoes tém feito em prol da
defesa e garantia de direitos dos pacientes. Enquanto Unidos pela Vida, nos orgulhamos
também de todo trabalho que temos feito com as associa¢oes de fibrose cistica, com a
sociedade médica, com todos os atores envolvidos neste processo. Nem sempre é
possivel reverter decisdes iniciais desfavoraveis, nem sempre conseguimos que o
resultado seja positivo para todos, mas, seguimos nos capacitando, nos desenvolvendo
e replicando conhecimentos para contribuir com a evolugcido da jornada das demais
associacoes de pacientes do pais, que fazem um belissimo trabalho de
representatividade de seus pacientes.
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