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Jornada Assistencial de Valor do RARAS (JAV RARAS):
resultados preliminares de estudo de vida real da
avaliacao de eficiéncia alocativa via analise de custo-
utilidade no Sistema Unico de Satide (SUS)

EIXO 1: SUSTENTABILIDADE NOS SISTEMAS DE SAUDE
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Introducao: Jornada Assistencial de Valor do RARAS (JAV RARAS): resultados preliminares de estudo
de vida real da avaliacdo de eficiéncia alocativa via analise de custo-utilidade no Sistema Unico de
Saulde (SUS).

Métodos: As seguintes doencas foram avaliadas: Osteogénese Imperfeita (Ol), Sindrome de Prader Willi
(SPW), Acromegalia (ACRO), Angioedema Hereditario, Mucopolissacaridose tipo Il (MPS2), Homo-
cistintria Classica (HC), Fenilcetontria (PKU), Atrofia Muscular Espinhal (AME), Fibrose Cistica (FC),
Polineuropatia Amiloidética Familiar (PAF), Distrofia Muscular de Duchenne (DM), Doenga de Gaucher,
Esclerose Lateral Amiotrofica (ELA). A coleta de dados foi realizada através de questionarios clinicos,
e 0 EQ-5D para calculo de utilidade e QALY, e os custos pelo “Time-Driven Activity-Based Costing”
(TDABC). O TDABC, baseado nos PCDTs, mapeia 0s processos assistenciais e os custos reais. Para
identificar o PCDT que apresenta a melhor eficiéncia alocativa, definida pelo custo utilidade, emprega-
mos Forest Plot do Custo x QALY para comparar e ranquear as diferentes doencas e os seus respectivos
PCDTs (league-table). A média e a variagao de custo foram analisados a partir da distribuicao Bootstrap
com 10.000 randomizagdes (e o intervalo de confianca de 95%).

Resultados: Este estudo preliminar mostrou que a SPW apresentou o maior QALY. A PAF apresentou
0 maior custo de tratamento, estimado no PCDT em R$ 323.923,76. Pelo TDABC, AME teve o maior
custo de tratamento com custo médio de R$ 261.408,58 e doenca de Gaucher menor custo médio de
tratamento pelo PCDT com custo médio de R$ 483,89. Os resultados preliminares indicam que pelo
TDABC, a Doenca de Gaucher apresenta um menor custo por QALY incremental. Logo, ela se mostrou
ser a mais eficiente, e foi usada como referéncia em relagao as outras doencas. Assim, a MPSII apre-
sentou um maior custo por QALY incremental.

Discussao e conclusodes: O JAV RARAS permite avaliar a eficiéncia técnica alocativa, assumindo os
PCDTs como intervengdes de politicas publicas, via estudos de custo-utilidade (custo/ QALY). Em ter-
mos de eficiéncia, o tratamento para a AME é o menos eficiente, e necessita melhorias significativas
em termos de custo-efetividade (como melhores desfechos em satde). No debate sobre quais métodos
seriam os mais adequados na tomada de decisao na gestao de novas tecnologias para doengas raras, 0
JAV-RARAS permite a incluséo de varios destes métodos de avaliacdo e estes podem ser agrupados em
analises comparativas de eficiéncia técnica alocativa, com dados de desfechos clinicos centrados nos
pacientes e custos de vida real.
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