As evidéncias clinicas para a incorporacgao de
medicamentos para doencas ultrarraras: uma analise
descritiva dos relatérios apresentados na CONITEC de
2012 a 2022
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Introducéo: Para vérias agéncias de avaliacdo de tecnologia em salde em nivel mundial, o processo
de tomada de decisao para a incorporacao de tecnologias especificas para o tratamento de doencas
ultrarraras tem sido um grande desafio. Essas dificuldades incluem estabelecer uma estrutura de andlise
especifica que considere diferentes aspectos desse tipo de doenca e a especificidade das demandas.
Para superar esse cenario, faz-se necessario uma reavaliagao das bases tedricas e metodolégicas que
orientam a tomada de decisao para a incorporagao de tecnologias para as doencas ultrarraras. O obje-
tivo deste estudo foi realizar uma descricao e analise dos métodos utilizados nos relatérios de recomen-
dacao avaliados pela Conitec dirigidos a este grupo de doengas, com o intuito de fornecer um panorama
dos processos atuais, bem como a identificagdo de novas praticas, métodos ou critérios, necessidades
ou deficiéncias, bem como a sugestao de novas solugdes.

Métodos: Os dados foram extraidos dos relatérios de recomendacao de tecnologias para tratamento
de doencas ultrarraras avaliadas pela Conitec entre 2012 e 2022. Para a classificar a doenga como
ultrarrara foi utilizado o critério epidemiolégico ou uma consulta a plataforma ORPHANET. A proporcéo
de referéncia foi a de prevaléncia < a 1/50.000 hab. As variaveis extraidas foram: tipo de sintese de
evidéncia, tipo de estudos incluidos, instrumento e resultado da avaliacdo da qualidade metodolégica
dos estudos, forma de apresentacao da sintese de evidéncias, se graduou a evidéncia e resultado.

Resultados: Dos 53 relatérios, a maioria (34%) apresentou evidéncias utilizando dados de ECR com
baixo risco de viés em sua maioria, seguida de revisao sistemética e estudos observacionais (24% e
25%). Observa-se que os relatérios que utilizaram revisédo sistematica, foram aqueles que tiveram a
maior proporcao recomendada (63%). A maior parte das sinteses dos dados foi feita de forma descritiva
(73%, n=39) e a graduagéo de todas as evidéncias foi em sua maioria moderada e baixa, para os 51%
que aplicaram o GRADE. Nao foi observada relagdo entre a graduacao da evidéncia e o resultado final
da recomendagao. Quando comparado os dados de evidéncia com o resultado da recomendacé&o, foi ob-
servado que 83% dos relatérios que apresentaram meta-analise tiveram seus relatérios recomendados,
em comparagao com os que apresentaram de forma descritiva (55%, n=21). Quanto ao tipo de des-
fecho utilizado nas analises, os classificados como substitutos foram os de maior ocorréncia (exemplo:
concentragéo de glicosaminoglicanos na urina, normalizagao dos niveis de IGF, Niveis de aminoacidos
plasmaticos, Controle na melhora do escore HINE 2, Volume Expiratério Forcado).

Discussoes e conclusdes: O resultado desta analise mostrou que algumas caracteristicas das evidéncias
clinicas parecem influenciar na tomada de decisao final. Fazendo uma comparacédo com os argumentos
apresentados nos textos finais das recomendacoes, percebe- -se que as evidéncias influenciam quando
h& mencao de novos dados, ou que a mesma apresenta potencial de mudanga do curso natural da
doenca, diminuigao de eventos graves ou aumento da sobrevida. Como limitacao para as andlises aqui
apresentadas, citamos a heterogeneidade na estrutura dos relatérios mais antigos para os relatérios
mais recentes, que acompanham os avancos metodoldgicos da ATS no Brasil, que se refletem nos rela-
torios apresentados na CONITEC.
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