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Efetividade Clinica e Custos do Emicizumabe para
Hemofilia A: avaliacao de desempenho pds-incorporacao

Eixo tematico: Inovacdo em ATS e monitoramento de tecnologias
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Introducéo: A hemofilia A (HA) é uma condicao hereditaria resultante de mutacées no gene F8, que causam deficiéncia do
fator de coagulacao VIII (FVIII). O tratamento se baseia na reposicao de FVIII e, atualmente, no uso de emicizumabe (EMI),
anticorpo monoclonal biespecifico recomendado para profilaxia contra eventos hemorragicos em pessoas com hemofilia
A (PcHA). EMI foi incorporado pelo Sistema Unico de Satde (SUS) em 2019, e o objetivo deste trabalho foi avaliar a efetivi-
dade e os custos do EMI em relacéo a profilaxia utilizada anteriormente em PcHA.

Método: O (EMCase) é um estudo observacional prospectivo que avalia PcHA em profilaxia com emicizumabe no Brasil,
atendidos em hemocentros que integram o estudo. Foram analisados dados sociodemograficos e clinicos do periodo ante-
rior (12 meses ou anualizado) e durante (12 meses ou anualizado) a profilaxia com EMI. Os sangramentos totais foram clas-
sificados em espontaneos, pds-traumaticos e de causa desconhecida, e contabilizados apenas se foram tratados. A taxa
anualizada de sangramentos tratados (TAS) correspondeu ao somatério dos sangramentos tratados ao longo do tempo,
transformando-se para um periodo de 365,25 dias (anualizacdo). O consumo de produtos incluiu FVIII, agentes de (BpA) e
EMI. O custo total do tratamento nos periodos pré e durante um ano de uso do EMI foi calculado considerando o valor pago
pelo Ministério da Satde, obtido do Banco de Precos da Satide (BPS).

Resultados: Foram incluidas 56 PcHA com pelo menos um ano de profilaxia com EMI. Desse total, 40 (71,4%) tinham HA grave e
47 (83,9%) apresentavam inibidor ao FVIII. Aimunotoleranciafoi realizada por 41 (73,2%) PcHA. Antes de iniciar o EMI, 78,6% das
PcHA estavam em profilaxia com FVIII e/ou BpA. A idade mediana no inicio do EMI foi 12,9 anos (1,9-71,0). A TAS total mediana
reduziu de 3 (0-28) para 0 (0-3) (p<0,001). Ndo foram observadas diferencas significativas na TAS quando avaliados pacientes de
maior gravidade ou cominibidores. O nimero de PcHA com zero sangramento aumentou de 21,4% para 76,8% (p=0,027). Antes
da profilaxia com EMI, o consumo/kg mensal médio e o custo/kg mensal foram de: FVIIIr 106,6 Ul/kg/més e R$ 2.567,20 por kg/
més; FVIlldp 2,5 Ul/kg/més e R$ 44,45 por kg/més; complexo protrombinico parcialmente ativado (CCPa) 436,2 Ul/kg/més e R$
30.533,80 por kg/més; fator VIl ativado recombinante (rFVIla) 4,5 mg/kg/més e R$ 12.476,02 por kg/més. O custo total antes do
EMI foi de R$ 45.621,47. Durante a profilaxia com EMI, uma PcHA recebeu CCPa (9,7 Ul/kg/més e R$ 12,16 por kg/més), 46,4%
receberam rFVIla (1,0 mg/kg/més e R$48,47 por kg/més) e 12,5% receberam FVIIIr (314,7 Ul/kg/més e R$ 135,31 por kg/més).
O consumo total de EMI no primeiro ano de profilaxia foi 236.042,0 mg, resultando em consumo/kg mensal mediano de 7,1 mg/
kg/més e custo/kg mensal foi de R$ 40.029,35 por kg/més. O custo total durante o uso de EMI foi de R$ 40.225,29. Houve redu-
¢aode 11,8% nos custos/kg mensais, quando comparados os periodos pré e durante EMI.

Conclusao: Evidéncias cientificas demonstram que a profilaxia com EMI est4 associada a reducao de sangramentos e ao menor
consumo de produtos em PcHA. Neste estudo, o uso de EMI resultou em uma diminuicdo da TAS total, do nimero de episddios de
sangramento, do consumo de FVIII e agentes de BpA e dos custos totais de tratamento quando comparado a profilaxia anterior.
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