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O que Podemos Esperar para o Futuro do Tratamento da

I:IemoglobinL’lria Paroxistica Noturna (HPN) no Sistema
Unico de Saude (SUS)?

Eixo tematico: Inovacdo em ATS e monitoramento de tecnologias

Cecilia de Oliveira Carvalho Faria, Cecilia de Oliveira Carvalho Faria, Alicia Dorneles Dornelles, Bruna Bento dos Santos,
Monica Vinhas de Souza, Aldenora Ximenes, Julia Cordeiro Milke, Ida Vanessa Doederlein Schwartz.

Estudo com seres humanos/protocolo CEP: Nao

Introducao: A hemoglobindria paroxistica noturna (HPN) é um distdrbio clonal raro de células-tronco hematopoiéticas que
se manifesta com anemia hemolitica, trombose e insuficiéncia medular. A deficiéncia dos reguladores do complemento na
membrana das células hematopoiéticas torna essas células suscetiveis a danos, com alta morbidade e mortalidade. A intro-
ducao dos inibidores C5 revolucionou o tratamento, melhorando significativamente a qualidade de vida desses pacientes.
O tratamento no SUS inclui eculizumabe e transfusées sanguineas. No entanto, desafios permanecem, como hemélise resi-
dual, levando a busca por novas abordagens terapéuticas. Assim sendo, este estudo teve como objetivo identificar e des-
crever tecnologias avaliadas pela Comissido Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no SUS (Conitec) para o tratamento
da HPN e mapear tecnologias emergentes para o tratamento da doenca.

Método: Trata-se de um estudo descritivo, no qual foram realizadas buscas manuais na pagina eletrénica da Conitec para
identificar tecnologias de tratamento da HPN demandadas & Comissado. Para mapear o horizonte tecnoldgico, foram reali-
zadas buscas estruturadas no ClinicalTrials.gov e Cortellis™. A pesquisa foi conduzida em 23 de maio de 2024. Foram con-
siderados estudos clinicos de fases 2, 3 ou 4 no ClinicalTrials.gov, que testaram ou estao testando medicamentos para HPN.
Além disso, foram incluidas tecnologias registradas nos ultimos cinco anos para HPN na Agéncia Nacional de Vigilancia Sani-
taria (Anvisa), (EMA) ou (FDA), que ndo estdo disponiveis no SUS.

Resultados: Foram identificadas cinco tecnologias demandadas a Conitec: aincorporacao da vacina adsorvida Meningocé-
cica B (recombinante) para pacientes com HPN em uso de eculizumabe (ndo incorporada); a exclusio do eculizumabe para
o tratamento da HPN (n&o excluido); a incorporacao do ravulizumabe para pacientes maiores de 14 anos, sejam virgens de
tratamento ou em uso prévio de eculizumabe (incorporado); a pegcetacoplana para o tratamento de adultos com HPN pre-
viamente tratados com inibidores do complemento (em anélise); e a pegcetacoplana para o tratamento de adultos com HPN
sem tratamento prévio com inibidores do complemento (em analise). No horizonte tecnoldgico, foram identificadas 13 tec-
nologias. Uma delas, a pegcetacoplana, como mencionado, j4 estd em anélise pela Conitec. O iptacopan e o danicopan rece-
beram aprovacao pelo FDA e pela EMA, enquanto o crovalimabe est4d em fase de pré-registro nas duas agéncias. As demais
estao em fases 2/3 de desenvolvimento, algumas ja com designacao de droga-6rfa.

Conclus3o: As analises realizadas revelam um cenério dindmico, com muitos medicamentos surgindo para tratar a HPN. E
esperado que a Conitec continue a receber propostas de incorporacao de novas terapias para essa condicdo. A monitori-
zagao ativa associada a avaliacao das tecnologias que despontam é essencial para o manejo otimizado dessa doenga com-
plexa, potencializando o uso mais eficiente dos recursos finitos do SUS.
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