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RELATÓRIO DE AVALIAÇÃO PRÉVIA DO MEDICAMENTO PARA 

USO HUMANO EM MEIO HOSPITALAR  

 

 

* Os preços foram comunicados aos Hospitais do Serviço Nacional de Saúde 

Data do relatório: 04/07/2018 

Data de autorização de utilização: 27/jun/2018 

Duração da autorização de utilização – 2 anos  

Estatuto quanto à dispensa – Medicamento Sujeito a Receita Médica Restrita, alínea c) do Artigo 118º do Decreto-Lei n.º 

176/2006, de 30 de agosto 

Medicamento órfão: Sim    Não  

Classificação Farmacoterapêutica: 16.3 Medicamentos imunomoduladores 

Código ATC: L04AA25 - eculizumab 

Indicações Terapêuticas constantes do RCM:  

Soliris é indicado em adultos e crianças para o tratamento de: 

- Hemoglobinúria paroxística noturna (HPN). A evidência do benefício clínico é demonstrada em doentes com hemólise com 

sintoma(s) clínico(s) indicativos de elevada atividade de doença, independentemente da história de transfusões. 

- Síndrome hemolítico urémico atípico (SHUa). 

Soliris é indicado em adultos para o tratamento de Miastenia gravis generalizada refratária (MGg) em doentes positivos para o 

anticorpo antirecetor da acetilcolina (AChR). 

Indicações terapêuticas para as quais foi solicitada avaliação - Soliris é indicado em adultos e crianças para o tratamento de: 

- Hemoglobinúria paroxística noturna (HPN). A evidência do benefício clínico é demonstrada em doentes com hemólise com 

sintoma(s) clínico(s) indicativos de elevada atividade de doença, independentemente da história de transfusões. 

- Síndrome hemolítico urémico atípico (SHUa). 

Indicações terapêuticas para as quais esta avaliação é válida - todas as indicações para as quais foi solicitada avaliação 

(vide secção anterior). 

Nota: Algumas informações respeitantes ao medicamento podem ser revistas periodicamente. Para informação atualizada, consultar o Infomed. 
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1. CONCLUSÕES DA AVALIAÇÃO 

Eculizumab apresentou indicação de valor terapêutico acrescentado não quantificável em relação ao 

comparador melhores cuidados de suporte na indicação terapêutica hemoglobinúria paroxística 

noturna. 

Eculizumab apresentou indicação de valor terapêutico acrescentado moderado em relação ao 

comparador melhores cuidados de suporte na indicação terapêutica síndrome hemolítico urémico 

atípico. 

Na avaliação económica, os valores custo-efetividade incrementais associados à introdução do 

medicamento Soliris no arsenal terapêutico, assim como os resultados do impacto orçamental, foram 

considerados aceitáveis, depois de negociadas condições para utilização pelos hospitais e entidades 

do SNS, tendo em atenção as características específicas do medicamento e da doença em causa. 

2. AVALIAÇÃO FARMACOTERAPÊUTICA 

Propriedades 

farmacológicas  

O eculizumab é um anticorpo IgG2/4κ monoclonal humanizado recombinante que 

se liga à proteína humana C5 do complemento e inibe a ativação do complemento 

terminal.  

O eculizumab é um inibidor do complemento terminal que se liga de forma 

específica à proteína C5 do complemento, com alta afinidade, inibindo, deste 

modo, a sua clivagem em C5a e C5b e impedindo a geração do complexo do 

complemento terminal C5b-9. O eculizumab preserva os componentes iniciais da 

ativação do complemento que são essenciais para a opsonização dos 

microrganismos e para a remoção dos complexos imunitários. 

Em doentes com HPN, a ativação não controlada do complemento terminal e a 

consequente hemólise intravascular mediada pelo complemento são bloqueadas 

com o tratamento com eculizumab. Na maioria dos doentes com HPN, 

concentrações séricas de eculizumab correspondentes a aproximadamente 35 

microgramas/ml são suficientes para a inibição essencialmente completa da 

hemólise intravascular mediada pelo complemento terminal. Na HPN, a 

administração crónica de Soliris resultou numa redução rápida e sustentada da 

atividade hemolítica mediada pelo complemento. 

Em doentes com SHUa, a ativação não controlada do complemento terminal e a 

consequente microangiopatia trombótica mediada pelo complemento são 

bloqueadas com o tratamento com eculizumab. Todos os doentes tratados com 

Soliris, quando administrado como recomendado, demonstraram uma redução 

rápida e sustentada na atividade do complemento terminal. Em todos os doentes 

com SHUa, concentrações séricas de eculizumab correspondentes a 
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aproximadamente 50-100 microgramas/ml são suficientes para a inibição 

essencialmente completa da atividade do complemento terminal. No SHUa, a 

administração crónica de eculizumab resultou numa redução rápida e sustentada 

da microangiopatia trombótica mediada pelo complemento. 

Para informação adicional sobre o perfil farmacológico e farmacocinético, consultar 

o RCM disponível no Infomed. 

Comparador 

selecionado 
Melhores cuidados de suporte 

Valor terapêutico 

acrescentado 

Eculizumab demonstrou indicação de valor terapêutico acrescentado moderado no 

tratamento da hemoglobinúria paroxística noturna. 

Esta conclusão baseia-se nos seguintes factos: 

• Um estudo randomizado, em dupla ocultação, mostrou que o tratamento com 

eculizumab em doentes com hemoglobinúria paroxística noturna, dependentes 

de transfusões, esteve associado a uma estabilização dos níveis de 

hemoglobina, a uma diminuição na necessidade de transfusões, e a uma 

melhoria na qualidade de vida; 

• Um estudo observacional, sem braço controlo, em doentes com hemoglobinúria 

paroxística noturna, que tinham necessitado de pelo menos uma transfusão de 

sangue nos últimos 2 anos, indicou que o eculizumab reduziu o grau de 

hemólise avaliado pela desidrogenase lática; 

• Um estudo observacional, sem braço controlo, em doentes com hemoglobinúria 

paroxística noturna, sugeriu que o tratamento com eculizumab reduziu o risco 

de eventos tromboembólicos em 95,8% em relação ao período pré-tratamento. 

O limite superior do intervalo de confiança a 95% classifica a magnitude do 

valor terapêutico acrescentado como “moderado”. O NNT foi de 2,868 (IC95% 

2,390 a 3,584); 

• O tratamento com eculizumab foi em geral bem tolerado. 

 

Eculizumab demonstrou indicação de valor terapêutico acrescentado não 

quantificável no tratamento da síndrome hemolítico urémico atípico. 

Esta conclusão baseia-se nos seguintes factos: 

• Um conjunto de estudos observacionais, sem grupo de controlo, mostrou que, 

de forma consistente, o tratamento com eculizumab em doentes com SHUa 

esteve associado a uma diminuição importante da atividade de microangiopatia 

trombótica e a uma melhoria na função renal. 
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• A inexistência de uma medida de eficácia relativa em relação ao comparador 

classifica a amplitude do benefício como “não quantificável”. 

• O tratamento com eculizumab foi em geral bem tolerado. 

3. AVALIAÇÃO ECONÓMICA 

Termos de 

comparação 

Eculizumab vs. Melhores cuidados de suporte. 

As medidas de consequências principais foram os anos de vida ganhos ajustados 

pela qualidade de vida. 

Tipo de análise Análise de custo-utilidade 

Vantagem 

económica 

De acordo com as conclusões famacoterapêutica e farmacoeconómica, e 

atendendo aos resultados de custo efetividade incremental e do impacto 

orçamental, que foram considerados aceitáveis, depois de negociadas condições 

para utilização pelos hospitais e entidades do SNS, tendo em atenção as 

características específicas dos medicamentos e da doença em causa, admite-se a 

utilização do medicamento em meio hospitalar. 

4. CONDIÇÕES CONTRATUAIS 

O acesso do medicamento ao mercado hospitalar foi objeto de um contrato entre o INFARMED I.P. e 

o representante do titular de AIM, ao abrigo do disposto no n.º 11 do art. 4.º e no art. 5.º, do 

Decreto-Lei n.º 195/2006, de 3 de outubro, na sua redação atual. 
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