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Pegcetacoplana como Opcao Terapéutica no Tratamento
de Hemoglobinuria Paroxistica Noturna: monitoramento
de horizonte tecnolégico

Eixo tematico: Inovacdo em ATS e monitoramento de tecnologias
Helder Cassio de Oliveira, Ternize Mariana Guenkka, Kelli Carneiro de Freitas Nakata.
Estudo com seres humanos/protocolo CEP: Nao

Introdugao: A hemoglobinuria paroxistica noturna (HPN) é um distUrbio raro causado por uma mutacao genética nas células-
-tronco, resultando na auséncia de proteinas reguladoras do Sistema de Complemento, o que pode levar a hemdlise intravas-
cular,trombose, e insuficiéncias de 6rgaos. No Brasil,em 2023, a prevaléncia de HPN foi de 1 caso para cada 237 mil pessoas
atendidas pelo SUS. O Protocolo Clinico da HPN recomenda o transplante de células-tronco hematopoéticas como o Unico
tratamento curativo, além do uso de eculizumabe para bloquear a hemélise e melhorar a qualidade de vida, reduzindo o risco
de trombose. A pegcetacoplana liga-se a proteina C3, inibindo a ativacao do Sistema de Complemento, regulando a hemo-
lise. Este estudo apresenta o monitoramento de horizonte tecnoldgico (MHT) da pegcetacoplana para o tratamento da HPN.
Método: O MHT foi realizado em duas etapas: (1) Busca por protocolos clinicos sobre o uso de pegcetacoplana nas plata-
formas Cortellis e ClinicalTrials, incluindo ensaios clinicos de fase 3, randomizados ou nio; (2) Recuperacao de estudos nas
bases PubMed, Embase, LILACS e Cochrane Library. Duplicatas foram removidas pelo software Rayyan, e dois avaliado-
res selecionaram os estudos de forma independente. Foram excluidos estudos in vitro, com animais, farmacocinéticos, revi-
sbes e andlises post hoc.

Resultados: Foram recuperados 480 titulos, com 182 duplicatas. Dez estudos foram selecionados para leitura completa,
resultando em quatro estudos clinicos: trés de fase 3 (PEGASUS, PRINCE e OLE) e um estudo de mundo real. No estudo
PEGASUS, comparando eculizumabe e pegcetacoplana, 24% dos pacientes no grupo pegcetacoplana e 26% no grupo ecu-
lizumabe ndo necessitaram de transfusdes nos ultimos 12 meses. Entre os que precisaram de quatro ou mais transfusoes,
51% estavam no grupo pegcetacoplana e 59% no grupo eculizumabe. A hemoglobina média foi de 8,69g/dL no grupo peg-
cetacoplana e 8,68g/dL no grupo eculizumabe. Quanto a pontuacio FACIT-F (fadiga), os resultados foram 32,2 para pegce-
tacoplana e 31,6 para eculizumabe.

No estudo PRINCE, com pacientes virgens de inibidores do complemento, 82,9% do grupo-intervencao e 77,8% do grupo-
-controle precisaram de transfusdes. A hemoglobina média foi de 9,4g/dL no grupo-intervencao e 8,7g/dL no controle, com
FACIT-F de 36,3 e 37,1, respectivamente. O estudo OLE esta em andamento. Ja o estudo de mundo real indicou que 72,9%
usaram pegcetacoplana devido a hemdlise extravascular e transfusdes no ultimo ano. No inicio do tratamento, a hemoglo-
bina média foi de 91g/L, com uma contagem de reticulécitos de 205x109/L, que caiu para 107x109/L apds trés meses, suge-
rindo reducao na producao de células vermelhas. A pegcetacoplanafoi bem tolerada, com eventos adversos como hemdlise,
fadiga, eritema no local da injecao e infecgoes. Alguns pacientes, no entanto, apresentaram hemélise intravascular avan-
cada, exigindo uso intensivo da pegcetacoplana.

Conclusao: A pegcetacoplana é o primeiro medicamento que inibe o complemento C3, indicado tanto para pacientes vir-
gens quanto para aqueles que apresentam hemolise residual mesmo com inibidores de C5. As evidéncias indicam que a peg-
cetacoplana melhora parametros hematolégicos, reduzindo a necessidade de transfusdes e a fadiga. Em comparacdo com
o eculizumabe, o tratamento com pegcetacoplana tem se mostrado eficaz em manter os niveis de hemoglobina e reduzir a
dependéncia de transfusoes, sendo uma opcao promissora para uma ampla gama de pacientes com HPN.
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