MUCOPOLISSACARIDOSE TIPO VI (MPS VI)

Portaria Conjunta SAES/SCTIE/MS n° 20 — 05/12/2019

Medicamento

GALSULFASE

CiD 10

E76.2

Apresentacdo

1 mg/mL solucdo injetavel (frasco ampola 5 mL)

Inclusdo

Pacientes que apresentem:

- Pelo menos um dos seguintes sinais e sintomas:

caracteristicas faciais sugestivas de doenca lisossdmica (face de “depdsito”);
infecgOes respiratdrias superiores precoces e de repeti¢do, incluindo otite
média, excluidas outras causas mais frequentes;

perda auditiva;

diminui¢do da velocidade de crescimento;

hepatoesplenomegalia, excluidas outras causas mais frequentes;

hérnias;

alteragOes esqueléticas ou articulares tipicas [disostose multipla, giba,
limitacdo da amplitude de movimento (AM) das articulagdes];

maos em garra;

achados oculares caracteristicos (opacificacdo bilateral da cornea);

irmao de qualquer sexo com MPS VI.

ogdo oguog go

E

- Diagndstico de MPS VI confirmado de acordo com um dos critérios abaixo:

L] atividade da enzima arilsulfatase A (ASB) < 10% do limite inferior dos valores
de referéncia em fibroblastos ou leucdcitos E atividade de pelo menos outra
sulfatase (N-acetilgalactosamina-6-sulfatase, arilsulfatase B, heparan N-
sulfatase ouiduronato-sulfatase) avaliada na mesma amostra e pelo mesmo
método, apresentando valores normais E presenca de niveis aumentados
de GAGs totais na urina ou de excre¢do aumentada de DS; OU

L] atividade da enzima arilsulfatase A (ASB) < 10% do limite inferior dos valores
de referéncia em fibroblastos, leucdcitos ou em papel-filtro E atividade de
pelo menos outra sulfatase (N-acetilgalactosamina-6-sulfatase, arilsulfatase
B, heparan N-sulfatase ou iduronato-sulfatase) avaliada na mesma amostra
e pelo mesmo método, apresentando valores normais, E presenca de
mutagOes patogénicas em homozigose ou heterozigose composta no gene
ASB;

E
- Idade entre 0 a 6 anos;

ou
- Idade igual ou superior a 7 anos E
[ sejamambulantes e capazes de percorrer, sem ajuda, pelo menos 5 metros
nos 6 primeiros minutos do Teste da Caminhada de 6 minutos (TC6M); OU
[l sejam capazes de realizar espirometria.

Os pacientes que ja estiverem em uso de galsulfase quando da publica¢cdao deste
PCDT deverao ser reavaliados para verificagdo dos critérios de inclusdo. Caso ndo
preencham os critérios, a reposi¢cdo da enzima deve ser imediatamente suspensa.
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Anexos Obrigatdrios

- Exames:
[J atividade da enzima ASB; E
[ atividade de pelo menos outra sulfatase (N-acetilgalactosamina-6-sulfatase,
arilsulfatase B, heparan N-sulfatase ou iduronato-sulfatase); E
[] dosagem urindria de glicosaminoglicanos dermatan sulfato; OU
[J exame genético do gene ASB.

- Formuldrio Médico para Mucopolissacaridose Tipo VI completamente
preenchido, datado, assinado e carimbado pelo(a) médico(a) responsavel.

Administragao

A dose recomendada para a galsulfase é de 1 mg/kg de peso corporal, administrada
uma vez por semana por infusdo intravenosa, devendo ser infundida ao longo de 4
horas e em ambiente hospitalar.
[] Pacientes com 20 kg ou menos: devem receber um volume total de 100 ml;
[] Pacientes com mais de 20 kg: devem receber um volume total de 250 mL.;

A taxa de infusdo inicial deve ser de 6 ml por hora durante a primeira hora. Se a
infusdo for bem tolerada, a velocidade de infusdo pode ser aumentada para 80 ml
por hora durante as restantes 3 horas. O tempo de infusdo pode ser prolongado até
20 horas se ocorrerem reagoes a infusao.

OBSERVACAO: O uso de antipiréticos ou anti-histaminicos é recomendado 30 a 60
minutos antes do inicio da infusado.

Prescricao Maxima
Mensal

100 frascos ampola

Critérios de
Interrupgao

- O tempo de tratamento ndo pode ser pré-determinado, devendo ser mantido
enquanto indicado e dele o doente se beneficie.

- A terapia de reposicdo enzimatica com galsulfase deve ser interrompida nas
seguintes situagdes:

[] pacientes que ndo apresentarem melhora apds 6 meses de tratamento em
pelo menos uma _das seguintes manifestagdes clinicas que
comprovadamente respondem ao tratamento com TRE: TC6M (melhora
definida como o aumento da distancia percorrida, em relagdo ao periodo
basal, de pelo menos 45m); OU niveis basais de GAGs urinarios (melhora
definida como a redugdo dos niveis urinarios de GAGs em pelo menos 60%
em relagdo aos ' niveis basais); OU fungdao pulmonar medida por
espirometria (melhora definida como aumento da CVF ou do VEF1, na
auséncia de uso concomitante de broncodilatador, em pelo menos 10% em
relacdo aos niveis basais);

[J pacientes que desenvolverem condicdo irreversivel que implique em morte
iminente, cujo progndstico nao se alterard devido ao uso da TRE, como
resultado da MPS VI ou de outra doenca associada, em acordo entre mais
de um especialista;

[] pacientes que ndo apresentarem pelo menos 50% de adesdo ao nimero de
infusGes previstas em um ano, ou ao numero de consultas previstas em um
ano, ou ao numero de avaliagbes previstas em um ano com o médico
responsavel pelo seguimento do paciente, desde que previamente
inseridos, sem sucesso, em programa especifico para melhora de adesao,
ou seja, pacientes que, mesmo apoés o programa, ndo comparecerem a pelo
menos 50% do numero de infusdes, consultas ou comparecerem a pelo
menos 50% do numero de infusdes, consultas ou avaliagGes previstas em
um ano;
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Critérios de
Interrupgao
(continuagdo)

[J pacientes que apresentarem hipersensibilidade ou reacdo adversa grave
(choque anafildtico, risco de dbito) ao uso da galsulfase, que ndo podem
ser controladas com seguranca utilizando medidas terapéuticas e
preventivas apropriadas;

[l pacientes com idade > 18 anos que, apds serem devidamente informados
sobre os riscos e beneficios de sua decisdo, optarem por ndo mais se
submeterem ao tratamento com terapia de reposicdo enzimatica
intravenosa (TRE IV) com galsulfase.

Monitoramento

- Avaliacdo complementar a ser realizada pelo(a) médico(a) do(a) paciente:

(1 Primeiro ano de tratamento: realizacdo semestral (més 0, 6 e 12) de
dosagem urinaria de GAGs, acompanhamento médico, hepatimetria
(exame fisico), teste de caminhada de 12 minutos (TC12M), espirometria,
como parte da avaliacdo da resposta ao tratamento.

1 Apds o primeiro ano de tratamento: realizacdo anual de teste de
espirometria e questionario de qualidade de vida, como parte da avaliacdo
da resposta ao tratamento;

[ Monitorar o uso, a adesdo, a indicacdo e os resultados da terapia de
reposicao enzimatica com galsulfase.

Exclusdo

Pacientes que enquadram nas seguintes situagdes:

- Condicdao médica irreversivel e que impliqgue em sobrevida provavelmente < 6
meses como resultado da MPS VI ou de outra doenca associada, em acordo entre
mais de um especialista;

- Pacientes com idade > 18 anos que, apds serem informados sobre os potenciais
riscos e beneficios associados ao tratamento com galsulfase, recusarem-se a serem
tratados;

- Pacientes com histérico de falha de adesdo, desde que previamente inseridos, sem
sucesso, em programa especifico para melhora de adesao, ou seja, pacientes que,
mesmo apos o programa, ndo comparecerem a pelo menos 50% do numero de
consultas ou de avaliagGes previstas em um ano.

Validade dos Exames

- Exames laboratoriais (atividade da enzima ASB, atividade de sulfatases e dosagem

urinaria de glicosaminoglicanos dermatan sulfato): indeterminado.
- Exame genético (exame genético do gene ASB): indeterminado.

Especialidade Médica

Novas Solicitagbes e |- Médico com experiéncia no tratamento de

Adequagao mucopolissacaridose tipo VI.

Renovagao - Médico com experiéncia no tratamento de
mucopolissacaridose tipo VI.

Documentos para
Renovagao

- LME;
- Receita médica.

Documentos para
Adequagao*

- LME;

- Receita médica;

- Relato médico com o motivo do aumento ou reducdo da dose;
* Deve ser encaminhado para avaliagdo central.
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e CASOS ESPECIAIS:

- Gestantes e lactantes: a galsulfase é considerada classe B para uso na gestacdo e aleitamento. A evidéncia
cientifica apontada na literatura para tratamento de gestantes com MPS VI é limitada a série de casos: ha
relato na literatura de manutencdo de uso da galsulfase durante a gestacdao com desfechos positivos para
mae e recém-nascido. De forma geral, recomenda-se que o tratamento com galsulfase ndo seja iniciado
durante a gestacdo, especialmente durante o primeiro trimestre, e que, se jd iniciado, seja mantido durante

a gravidez. Da mesma forma, caso estejam em uso de glicocorticdides e anti-histaminicos, considerar a
interrupgao da TRE, especialmente no primeiro trimestre.

CID-10:
E76.2 Outras Mucopolissacaridoses
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