Em resposta as solicitaces demandadas a este NATJUS, e baseado nas recomendagdes do
Ministério da Saude pela Portaria 364, de 06/05/2014, esta Nota Técnica foi produzida para
0s processos com a mesma demanda relacionada aos tratamentos profilaticos das Hemofilias
AeB,

Este Parecer Técnico é baseado nas orientacdes do Ministério da Saude através do Protocolo
relacionado ao tratamento para Hemofilia Grave, pela seguinte portaria:
PORTARIA N° 364, DE 6 DE MAIO DE 2014

Aprova o Protocolo de Uso de Profilaxia Primaria para Hemofilia Grave.

A Hemofilia € uma doenca caracterizada por alteragdes genéticas que causam deficiéncias
dos fatores de coagulagdo. No caso da Hemofilia A (deficiéncia do Fator VIII) e no caso da
Hemofilia B (deficiéncia do Fator IX). Do ponto de vista clinico, as hemofilias A e B séo
semelhantes. O diagndstico diferencial entre elas é realizado por exames laboratoriais de
dosagens especificas da atividade de fator VIII e de fator IX.

S&o doencas incuraveis e que acarretam sangramentos, sendo que uma das conseqléncias &
a evolugdo para disturbios articulares progressivos, que ocorrem em virtude de
sangramentos no interior de grandes articulagdes como ombros, cotovelos, joelhos e
tornozelos, de modo a comprometer a funcionalidade e a mobilidade de tais estruturas - o
que se denomina artropatias hemofilicas. A manifestacdo clinica mais freqiente nos
pacientes com hemofilia grave sdo as hemorragias musculo-esqueléticas, principalmente as
hemartroses de repeticdo em uma mesma articulacdo ("articulagdo-alvo") podem levar a
degeneracdo articular progressiva, denominada artropatia hemofilica.

O tratamento da Hemofilia divide-se em dois tipos: a terapéutica sob demanda (quando ha
sangramentos ja instalados, objetivando que cessem) e a terapéutica profilatica (com doses
dos fatores de coagulagao objetivando prevenir sangramentos). Visando evitar com que
estes pacientes hemofilicos apresentem hemorragias e prejuizos articulares, torna-se
necessario em muitos casos a realizacdo de administracdo profilatica dos fatores de
coagulacdo, os quais podem ser dois tipos: Concentrados de Fatores de Coagulacdo de
origem Plasmatica (padronizados pelo SUS) e os Fatores de Coagulacdao de origem
Recombinante (sendo que o tipo VIII Recombinante é padronizado pelo SUS, ja o tipo IX
Recombinante ndo é padronizado). Quanto a seguranca, os fatores de coagulagdo
plasmaticos apresentam-se seguros gragas aos avangos de seus processamentos. Desta
forma, o ultimo caso de transmissdo infecciosa por fatores de coagulacdo plasmaticos
ocorreu na década de 80. Os concentrados de fatores de origem plasmatica sdo altamente
eficazes no controle dos sangramentos. Tipicamente, a taxa de sucesso é de 90% ou mais
apods 1 a 2 infusdes do concentrado para o tratamento de um episodio de hemartrose. A
realizacdo de teste do acido nucléico (NAT) para deteccdo de agentes infecciosos virais no
plasma, tornou os concentrados plasmaticos altamente seguros. A principal evidéncia desta
seguranca é demonstrada através da auséncia de relatos de transmissdo de virus em
pessoas com hemofilia desde o final da década de 80.

Quanto a eficacia, ndo ha alteracGes ao se compararem os fatores de coagulacdo plasmaticos
e recombinantes. Devido a estes fatores, a CONITEC deliberou pela ndo incorporacdo do
Fator IX recombinante.

PORTARIA N° 17, DE 19 DE ABRIL DE 2017
Torna publica a decisdo de ndo incorporar o alfanonacogue para hemofilia B em pacientes
menores de 19 anos de idade, no ambito do Sistema Unico de Saude - SUS.

Ja quanto ao Fator VIII recombinante, a CONITEC recomendou a incorporacgao da tecnologia
na listagem da RENAME, baseado na reducao dos custos de fabricacdo quando da
transferéncia de tecnologia a Hemobras.

2.3. Concentrados de fator de origem plasmatica x
recombinante
Com relacdo a eficacia, existem evidéncias suficientes que demonstram que todos os
produtos registrados, tanto de origem plasmatica quanto recombinante, sdo altamente
eficazes no controle dos sangramentos, com taxa de sucesso superior a 90%. Assim, com
relacdo a eficacia, todos os produtos devem ser considerados como semelhantes, desde que
infundidos conforme dosagem recomendada e no tempo apropriado. Com relagdo a



seguranga, no que se relaciona a transmissdo de agentes infecciosos, ambos os produtos sdo
altamente seguros, embora os produtos recombinantes de terceira geracdo tenham nivel de
seguranca maxima. No entanto, ndo se deve esquecer que tanto os concentrados de origem
plasmatica quanto os recombinantes sdo produtos bioldgicos, de modo que o risco zero €
irrealista, sendo necessario manter monitoramento e vigildncia continuas.

PORTARIA No- 11, DE 6 DE MARCO DE 2013

Torna publica a decisdo de incorporar o medicamento fator VIII de origem recombinante
para a profilaxia primaria e tratamento de pacientes com hemofilia A no Sistema Unico de
Saude (SUS).

CONCLUSOES:

- CONSIDERANDO que a terapéutica relacionada ao seguimento dos pacientes portadores de
Hemofilia A e Hemofilia B seja baseada na administracdo dos fatores de coagulagao VIII
(Hemofilia A) e IX (Hemofilia B).

- CONSIDERANDO que existem duas modalidades de terapéutica sendo: sob demanda
(quando ha sangramento instalado) e profilatica (buscando evitar o sangramento).

- CONSIDERANDO que a CONITEC recomendou a Incorporagao do Fator de Coagulagao VIII
Recombinante a listagem da RENAME.

- CONSIDERANDO que a CONITEC recomendou a Nao Incorporacao do Fator de Coagulacdo
IX a listagem da RENAME.

- CONSIDERANDO que ambos os Fatores de Coagulacdo, tanto Plasmatico quanto
Recombinante, apresentam eficacia e seguranca similares.

Este NATIUS entende por considerar o uso dos Fatores de Coagulagdo RECOMBINANTES dos
tipos VIII e IX como NAO JUSTIFICADOS, pois o Protocolo de Tratamento das Hemofilias A e
B do Ministério da Saude ndo contemplam estes Fatores Recombinantes VIII e IX, visto que
se referem apenas aos Fatores de Coagulacdo de origem Plasmatica, os quais apresentam
seguranca e eficacia semelhantes quando comparados entre si. Ressalva se faz em relacdo
ao Fator VIII Recombinante, o qual foi incorporado ao RENAME e, assim, 0 seu uso deve ser
baseado conforme prescrigdo do médico assistente do paciente, visto que o SUS também
fornece o fator VIII plasmatico como alternativa.



