MUCOPOLISSACARIDOSE DO TIPO II

Portaria Conjunta SAES

SECTICS/MS n° 11 — 09/07/2025

Medicamento IDURSULFASE ALFA

CID 10 E76.1

Apresentacao 2mg/ml (solugdo injetavel)

Inclusao 1) Pacientes principalmente do sexo masculino, que apresentem pelo menos um

dos seguintes sinais e sintomas relacionados a doenc¢a*, especialmente se
combinados, com inicio tipicamente entre 18 meses e quatro anos de idade:
E

2) Suspeita Clinica e confirmac¢do do diagnostico de MPSII de acordo com um dos
critérios abaixo relacionados E ndo apresentar regressao neuroldgica:

e Atividade da enzima lduronato-2-sulfatase (IDS) < 10% do limite inferior dos
valores de referéncia em plasma, leucécitos ou fibroblastos, E atividade normal de
pelo menos outra sulfatase (medida na mesma amostra na qual determinada a
atividade da IDS), E presenca de niveis aumentados de GAGs totais na urina ou de
excregao urindria aumentada de sulfatos de dermatan e heparan; OU

® Presenca de mutacdo reconhecidamente patogénica no gene IDS.

Anexos Obrigatdrios

- Relato médico com sinais e sintomas;
- Exames laboratoriais: atividade da IDS, GAGs urinarios ou teste genético (analise do gene
IDS).

Administragao

0,5mg/kg 1x por semana por IV. A solucdo deve ser diluida em 100 mL de cloreto de sédio
a 0,9% e administrada durante 1 a 3 horas.

Prescricdo Maxima
Mensal

45 ampolas

Monitoramento

- A cada 6 meses: avaliacdo clinica e nutricional; hepatimetria, determinacdo de adesdo ao
tratamento e revisdao do nimero de infusdes realizadas no periodo.

- A cada 12 meses: GAG urindrios, exame neurolégico clinico, avaliacdo do
neurodesenvolvimento por neurologista, aplicacdo de questiondrio de qualidade de vida.

Exclusao

Nao serdo elegiveis para o tratamento com Idursulfase alfa os pacientes que apresentarem
algum dos seguintes critérios:

- Regressdao neuroldgica, ou seja, perda dos marcos do desenvolvimento neuropsicomotor
confirmada por avaliacdo formal com neurologista;

- Condicdo médica irreversivel e que implique em sobrevida provavelmente < 6 meses,
como resultado da MPS Il ou de outra doenga associada, em acordo entre mais de um
especialista;

- ldade > 18 'anos e que, apds serem informados sobre os potenciais riscos e beneficios
associados ao tratamento com Idursulfase alfa, recusarem-se a serem tratados.
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Tempo de Tratamento | O tratamento deve ser mantido por toda a vida do paciente, porém recomenda-se que o

tratamento seja interrompido nas seguintes situagdes:

- Desenvolvimento de regressdo neuroldgica (perda de funcgGes adquiridas) durante a
vigéncia do tratamento;

- Auséncia de beneficio clinico associado ao tratamento (considerar o periodo de 12
meses apds o inicio das infusdes; a presenca pelo menos um dos itens a seguir é evidéncia
de beneficio clinico):

a) reducdo da excregdo urindria de GAGs (pelo menos 50%);

b) qualquer redugdo da hepatomegalia;

c) qualquer redugdo de esplenomegalia;

d) melhora da qualidade de vida, aferida por questiondrios validados.

- Falta de adesdo ao tratamento, ou seja, pacientes que ndo apresentarem pelo menos
50% de adesdo ao numero de infusdes previstas em um ano; ou ao numero de consultas
previstas em um ano; ou ao numero de avaliagdes previstas em um ano com o médico
responsavel pelo seguimento do paciente; desde que previamente inseridos, sem sucesso,
em programa especifico para melhora de adesdo, ou seja, pacientes que mesmo apds o
programa ndao comparecerem a pelo menos 50% do numero de infusdes, consultas ou de
avaliagOes previstas em um ano;

- Pacientes que apresentarem hipersensibilidade ou reagdo adversa grave (choque
anafilatico, risco de 6bito) com o uso da idursulfase alfa, que ndo podem ser controlados
com seguranca utilizando medidas terapéuticas e preventivas apropriadas;

- Pacientes que desenvolverem condicdo irreversivel que impliqgue em morte iminente,
cujo progndstico ndo se alterard devido ao uso da TRE, como resultado da MPS Il ou de
outra doenca associada, em acordo entre mais de um especialista;

- Pacientes com idade > 18 anos e que, apds devidamente informados sobre os riscos e
beneficios de sua decisdo, optarem por ndo mais se submeterem ao tratamento com TRE
IV com idursulfase alfa.

Validade dos Exames | GAGs urinarios: 3 meses.

Atividade da enzima IDS e Teste genético: Indeterminada.

Especialidade Médica | Novas Solicitagdes e Adequagdes | Geneticista ou Neurologista

Renovagdes Sem Alteragdes Geneticista, Neurologista, médico da saude da familia,
Pediatra ou Clinico (pacientes adultos).

* Sinais e Sintomas:

e Carateristicas faciais sugestivas de doenga lisossomica (face de “depodsito”).

e InfeccOes respiratdrias superiores precoces, e de repeticdo, incluindo otite média, excluidas causas mais
frequentes, tipo resfriados comuns;

® Hérnia inguinal ou umbilical, especialmente se ambas e em crianca, excluidas causas mais frequentes;

e Hepatoesplenomegalia, excluidas causas mais frequentes;

® Altera¢Oes esqueléticas ou articulares tipicas(disostose multipla, giba, limitacdo de amplitude de movimento
das articulagGes);

e Maos em garra;

e Achados oculares caracteristicos (papiledema, atrofia dptica e, raramente, opacificagdo de cornea);

e Sindrome do tunel do carpo em criangas;

® Irmao (sexo masculino) com MPSI|;

® Primo (sexo masculino) ou tio, pelo lado materno, com MPSII;

® Histdria familiar de MPS compativel com heranca recessiva ligada ao X.

CiD-10:

E76.1 Mucopolissacaridose do tipo Il

Sindrome de Hunter
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