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Introducao: O desenvolvimento de tecnologias inovadoras para o tratamento da Atrofia Muscular Espinhal (AME) tipo 1 tem se
mostrado promissor na mudanga da morbimortalidade dos pacientes com essa condigao. No entanto, o alto custo das terapias
e as evidéncias clinicas de tratamentos de doencas raras desafiam a tomada de decisdo em sistemas universais de saude, sendo
essencial o desenvolvimento de avaliagdes econdmicas independentes. Objetivo: Avaliar o custo-efetividade do Onasemnogeno
Abeparvoveque em comparacdo ao nusinersena e risdiplam no tratamento da AME tipo 1, na perspectiva do SUS. Material e
Método: Foi construido um modelo de Markov considerando os estados de salde: ‘ventilagdo mecéanica’, ‘ndo senta’, ‘senta’,
‘caminha’ e ‘morte’. Os dados de curto prazo foram obtidos dos estudos clinicos das tecnologias avaliadas, e os marcos da
funcado motora alcancados ao final desses estudos foram considerados mantidos até a morte. Os riscos de mortalidade foram
extraidos de curvas de sobrevida de Kaplan—Meier (KM) publicadas. Os valores de utilidade empregados derivaram de vérias
fontes para AME tipo 1, enquanto os custos relacionados a aquisicao e administracdo das tecnologias, e aos cuidados de
manutencao foram obtidos de relatérios de compras publicas, reembolsos e literatura de servigos médicos publicados no Brasil.
Foi aplicada uma taxa de desconto de 5% ao ano. Foram realizadas analises de sensibilidade deterministica e probabilistica.
Resultados: o Onasemnogeno Abeparvoveque obteve um custo incremental de aproximadamente 742 mil reais por QALY, e
um incremento de 3 QALYs em relacédo a estratégia mais barata (Nusinersena), no horizonte lifetime. O Risdiplam é dominado
pelas demais estratégias (por dominancia estendida), resultando em uma RCEI em torno de R$ 926 mil por QALY, comparado
ao Nusinersena. A analise de sensibilidade deterministica demonstrou impacto importante do horizonte temporal da analise e
do custo de aquisicdo do Onasemnogeno Abeparvoveque. Na anélise de sensibilidade probabilistica, em 100% das simulagoes
o Onasemnogeno Abeparvoveque foi mais caro e mais efetivo que ambos os comparadores, e acima de R$ 120 mil por QALY,
limiar de referéncia de custo-efetividade no Brasil. Discussao e Conclusdes: no decorrer do horizonte lifetime, o Onasemnogeno
Abeparvoveque se apresenta como uma opgao provavelmente mais efetiva que Nusinersena e Risdipam para o tratamento
da AME tipo 1, mas associada a um custo incremental. Tal relagcdo deve ser ponderada nos critérios de eficiéncia durante o
monitoramento de resultados na perspectiva brasileira do SUS.
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