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DISCLAIMER

Este documento € um white paper que apresenta uma analise aprofundada sobre a
Hemoglobinuria Paroxistica Noturna (HPN) no Brasil. O objetivo e disseminar conhecimen-
to, identificar desafios e oportunidades, e propor recomendacoes baseadas em dados e

evidéncias para melhorar o diagnostico, tratamento e qualidade de vida dos pacientes.

Este documento e o resultado de uma construcao colaborativa e voluntaria entre as-
sociacOes de pacientes, profissionais de saude e pesquisadores. Nao € uma iniciativa pro-

mocional de qualquer tratamento farmacologico, e nao trata ou fomenta acesso judicial
a terapias.
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O01. Siglas & Introducao

SIGLAS
ABRALE CDD HPN SUS DATASUS
Associacao Cronicos Hemoglobinuria Sistema Unico  Departamento
Brasileira de do Dia a Dia Paroxistica de Saude de Informatica
Linfoma e Noturna J do Sistema
Leucemia Unico de Saude
INTRODUGAD

A Hemoglobinuria Paroxistica Noturna (HPN) e uma doenca hematologica rara e ad-
quirida, que compromete as celulas formadoras de sangue e esta associada a sintomas
graves, como anemia hemolitica cronica, infeccoes frequentes e risco elevado de trombose.
Entre os sinais mais caracteristicos destaca-se a urina escura, decorrente da destruicao das
hemacias. A HPN pode ocorrer junto a outras doencas do sangue, como anemia aplasica.

Apesar de rara, impacta consideravelmente a qualidade de vida dos pacientes, com
sintomas que incluem fadiga intensa, palpitacoes, dificuldade respiratoria e complicacoes
tromboticas. O diagnostico requer exames especificos, como a citometria de fluxo. O tra-
tamento e individualizado e pode envolver uso de anticoagulantes, imunobiologicos e ate
transplante de medula ossea em situacdes especiais.

Este white paper tem como objetivo realizar uma analise integrada dos dados e infor-
macoes provenientes de estudos conduzidos pela ABRALE, Casa Hunter e CDD, delinean-
do um panorama claro dos obstaculos enfrentados e das oportunidades existentes para
aprimorar a vida das pessoas que convivem com essa condicao rara e complexa.

Informacotes ainda mais completas e detalhadas sobre a HPN podem ser encontradas em:
Manual Abrale - Tudo sobre a Hemoglobinuria Paroxistica Noturna - HPN;

Talk show: Eu, paciente? Relatos de quem convive com HPN, CDD.

OBJETIVO

Este white paper tem como objetivo realizar uma analise integrada dos dados e infor-
macoes provenientes de estudos conduzidos pela ABRALE, Casa Hunter e CDD, delinean-
do um panorama claro dos obstaculos enfrentados e das oportunidades existentes para
aprimorar a vida das pessoas que convivem com essa condicao rara e complexa.
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02. O que vou encontrar
nesse White Paper?

Neste white paper, voceé encontrara:

v/

A descricao do método realizado para o desenvolvimento deste
material.

Uma apresentacao detalhada das tres instituicoes (ABRALE, Casa Hunter e CDD)
e seus respectivos estudos sobre HPN no Brasil.

Um panorama geral da HPN, com informac0es acessiveis para o publico geral.

Uma analise aprofundada da jornada do paciente com HPN, combinando insights
da netnografia e de grupos focais.

Uma descricao dos desafios e oportunidades relacionados ao diagnostico, trata-
mento e qualidade de vida dos pacientes com HPN.

v

RecomendacOes concretas para melhorar a vida dos pacientes com HPN no Brasil.




03. Metodo

Este white paper adota uma metodologia de analise integrada, combinando dados
quantitativos e qualitativos de estudos realizados pela ABRALE, Casa Hunter e CDD. Alem
disso, realiza-se uma pesquisa bibliografica para contextualizar a HPN no cenario nacional
e internacional.

As fontes de dados utilizadas incluem:

» Estudo da ABRALE: Analise Sociodemografica da HPN no SUS (Dados DATASUS
2018-2022)

» Estudo da Casa Hunter: Jornada do Paciente com HPN no Brasil
 Estudo da CDD: A Jornada da Pessoa com HPN: Um Estudo Netnografico
 As tecnicas de analise utilizadas incluem:
« Analise sociodemografica dos dados do DATASUS
« Analise e cruzamento de conteudo dos estudos da ABRALE, Casa Hunter e CDD
* Netnografia (analise de discussoes online)
* Grupos focais com pacientes

Os resultados foram validados por especialistas na area de HPN, incluindo meédicos
hematologistas e representantes de associacoes de pacientes.

Este estudo emprega a netnografia, uma metodologia etnografica adaptada ao am-
biente digital, para analisar a percepcao dos usuarios de midias sociais sobre a HPN. Atra-
ves da observacao de discussdes organicas em plataformas como Facebook, Instagram
e YouTube, bem como da cobertura pela midia tradicional, este método permite uma
compreensao profunda da jornada do paciente, desde o aparecimento dos sintomas ate
0 diagnostico e 0 manejo da doenca.

O estudo analisa postagens e comentarios publicados entre 2019 e 2024, destacan-
do o papel das plataformas digitais e da midia tradicional na educacao e no suporte aos
pacientes. O estudo tambem examina o impacto das politicas publicas na melhoria da
qualidade de vida dos pacientes, enfatizando a necessidade de abordagens holisticas no
tratamento da HPN.



Alem da analise dos conteudos publicados nas redes sociais e blogs, esta etapa inclui
relatos e feedbacks dos proprios pacientes com HPN, extraidos por meio de postagens e
comentarios. Esses relatos ilustram de forma direta as dificuldades diarias, sentimentos
e experiéencias reais dos pacientes, trazendo exemplos praticos sobre sintomas, desafios
no diagnaostico, tratamento, adaptacoes no dia a dia e apoio emocional:

Fontes de coleta Descricao

Facebook 360 posts e comentarios
Instagram 35 posts e comentarios

Youtube 4 vides; 13 comentarios

Midia e Blogs 18 publicacoes

Volumes de Buscas Google Web




04. HPN: Percepcoes
e Descobertas

Este capitulo apresenta uma analise integrada dos estudos da ABRALE, Casa Hunter
e CDD, com o objetivo de identificar os principais desafios, oportunidades e insights rela-
cionados a jornada do paciente com HPN no Brasil.

A Jornada do Paciente

PRIMEIROS SINTOMAS

f‘;- Desafios:
ﬂ » Desconhecimento da doencga
> - » Confusdo com outras condicdes

L

» Demora na busca por ajuda medica

)

1
Oportunidades:

» Campanhas de conscientizacao

-0

+ Capacitacao de profissionais de saude

A

Percepcoes:

» A urina escura é um dos primeiros sinais,
mas muitos pacientes demoram a
procurar ajuda médica

» E crucial aumentar a conscientizacdo
sobre os sintomas da HPN para acelerar
o diagnostico




DIAGNOSTICO

ﬁi Desafios:

» Demora no diagnéstico
» Consulta a multiplos médicos

* Dificuldade de acesso a exames

=~ Oportunidades:
» Capacitacao de medicos

» Facilitacdo do acesso a exames diagnodsticos

A Percepcoes:

* A demora no diagnoéstico € uma fonte
de frustracao e ansiedade para os pacientes

» E necessario capacitar médicos para
reconhecer a HPN e facilitar o acesso
a exames diagnosticos

5- Desafios:

« Falta de acesso continuo aos medicamentos

TRATAMENTO

» Pacientes relatam sintomas persistentes
mesmo em tratamento com eculizumabe

» A fadiga é o sintoma persistente mais
relatado pelos pacientes

 Infusdes frequentes e necessidade de
deslocamento aos centros de referéncia

para realizar o tratamento

=~ Oportunidades:
» Garantia do acesso aos medicamentos

» Exploracao de novas terapias




QUALIDADE DE VIDA

L Desafios:

« [solamento social

* Problemas emocionais

=~ Oportunidades:
» Suporte multidisciplinar

» Grupos de apoio

& Percepcoes:

» A fadiga e um sintoma persistente que
limita a vida diaria e profissional dos pacientes

» E essencial oferecer suporte multidisciplinar
(psicoldgico, nutricional, fisioterapico)
para melhorar a qualidade de vida dos pacientes

ESPERANGCAS PARA O FUTURO

& Desafios:

* Falta de cura

* Incerteza sobre o futuro

=+ Oportunidades:
» Pesquisa e inovacao

» Novas terapias

& Percepcoes:

» Pacientes anseiam por tratamentos
mais eficazes e acessiveis

» Ha esperanca em novos medicamentos
que possam simplificar o tratamento e reduzir
a necessidade de infusoOes frequentes.




5.1. Analise Sociodemografica da HPN no SUS

Pequena explicacdo: Anadlise dos dados do DATASUS para identificar o perfil
sociodemografico dos pacientes com HPN atendidos no SUS.

Periodo analisado no estudo: 2018-2022

Quem executou: ABRALE

Metodologia: Analise de dados quantitativos do DATASUS (procedimentos
ambulatoriais, internacdes, distribuicao geografica)

DISTRIBUICAO GEOGRAFICA DESIGUAL

25,7% dos procedimentos ambulatoriais concentrados em Sao Paulo.
22,7% das internacoes também em Sao Paulo.

Parana e Rio Grande do Sul sao as outras regides com maior concentracao de procedimentos.

PERFIL SOCIODEMOGRAFICO

55,4% dos pacientes se autodeclaram brancos.
53% sao do sexo feminino.
Idade predominante entre 30 e 39 anos.

DESLOCAMENTO PARA TRATAMENTO

50% dos pacientes precisam se deslocar para outro municipio para receber tratamento.
Pacientes se deslocam em meédia 82,5km para ter acesso ao tratamento (de su
residéncia ao centro de referéencia).

AUMENTO DE CUSTOS

R$ 57 milhdes gastos com a incorporacao do Eculizumabe no protocolo de tratamento.




B

5.2. Jornada do Paciente com HPN no Brasil

Peguena explicacao: Estudo qualitativo com pacientes para compreender sua
experiéncia com a HPN no Brasil.

Periodo analisado no estudo: 16 a 23 de outubro de 2024

Quem executou: Casa Hunter em parceria com a Ipsos

Metodologia: Entrevistas individuais com 13 pacientes (6 mulheres e 7 homens)
diagnosticados e em tratamento para Hemoglobinuria Paroxistica Noturna (HPN)
de diversas regides do Brasil.

Atraso no Diagnéstico:

Muitos pacientes desconhecem a HPN antes do diagndstico e sao diagnosticados
apos complicacdes graves, como AVC ou faléncia hepatica. O tempo médio para o diag-
nostico é aproximadamente:

i 20 meses i 5 meses .&. 3 médicos até obterem o

para mulhres para homens 3 @@ diagnostico definitivode HPN

Nessa etapa de diagnéstico, também cabe uma analise sobre os principais

sintomas, que sao:

Cansaco/ Dor (principalmente Urina Infeccoes
Fadiga abdominal) escura associadas

SINTOMAS

Sensacao Inclui dores Alteracao da cor Incluem pneumonia,
persistente de abdominais, no da urina (cha sinusite, infeccoes
exaustao, corpo, na mate, coca-cola, urinarias e
muitas vezes cabeca ou nas preta, respiratorias;
atribuida a pernas; relatada avermelhada); mais comuns em
trabalho, COVID de forma frequentemente pacientes com
ou falta de variada entre 0 primeiro quadro
vitaminas e pacientes. sintoma imunolégico
anemia. (consultas e relatado. enfraquecido.
internacdes)

DESCRICAO

FREQUENCIA

100% dos | Muito Muito Muito
entrevistados frequente frequente Frequente




Falta de ar Alteracoes Nauseas/ Anemia
na pele/olhos Vomitos

SINTOMAS

Sensacao de Pele ou olhos Sensacao de Associada a
dificuldade para amarelados; enjoo; vomitos fraqueza,
respirar; muitas vezes as vezes tontura e
algumas vezes ignorado pelos misturados com palidez.
associada a pacientes ate a sangue (como
tontura e crises intensificacao “sangue
de fraqueza. dos sintomas. aguado”) e
associado a
falta de apetite

M

FREQUENCIA  DESCRICAO

Frequente Frequente Frequente Moderada

DESCRICAO FREQUENCIA

OUTROS Desmaios (2 mencdes); Palpitacoes Baixa
cardiacas (1 mencao); Pensamento

SINTOMAS suicida e depressao (1 mencgao);

Episddios de AVC e Sépsis ( 1 mencao).

Ja para o diagnéstico da HPN, sao utilizados diversos exames, que podem ser
divididos em iniciais e confirmatorios:

EXAMES EXAMES
INICIAIS CONFIRMATORIOS

1. Hemograma: frequentemente 1. Citometria de Fluxo para HPN:
detecta anemia ou plaquetas baixas). E 0 examemais utilizado em

todos os casosrelatados.
2. Exames de imagem: ultrassom,
tomografia, ressonancia, devido 2. Biopsia de Medula Ossea (4
asdores relatadas menc¢oes): Utilizada em alguns
casos para confirmar alteracoes
hematologicas eexcluir diagnosticos
diferenciais (comoaplasia medular).




Cltometria de Fluxo

Acesso: ¢ um exame de dificil acesso no SUS para quem realiza consultas de rotina.
Alguns pacientes conseguiram via programas de suporte ao paciente da industria/ asso-
ciacao por voucher.

Custo: Pode ultrapassar R$ 1.000,00, dependendo da localizacao e do tipo de servico.

l l “Apos o transplante hepdtico, teve uma intercorréncia
e o médico ndo descobria o que era. E solicitou alguns
exames e cogitou algumas doencas e uma delas
era HPN. Conseguiu fazer o exame por meio
de um voucher que o médico tinha.”

Paciente, 45 anos, feminino, RJ.

Ainda sobre o tratamento, é importante ressaltar que a maior parte dos pacientes
realizam o tratamento por meio do SUS. Apesar da introducao de medicamentos como
Ecultzumabe no SUS que dlmlnum 0 tempﬂ de ESpera para alguns pacrentes tempo

| anos, com variéveis impnrtantes como a regiﬁn, supﬂrtejuri'dim, ea presenga de
programas laboratoriais ou estudos clinicos.

impacto do Tratamento

O acesso ao tratamento € muito importante para o controle dos sintomas e da morta-
lidade da doenca. Apesar disso, os pacientes relatam dificuldades de acesso continuo ao
tratamento, além dos impactos sociais e profissionais gerados pelo deslocamento recor-
rente aos centros de referéncia e pelos longos periodos dispendidos nas infusdes. Ainda,
outros aspectos da jornada podem ser destacados:

SINTOMAS PERSISTENTES, PRINCIPALMENTE FADIGA

Mesmo durante o tratamento com Eculizumabe, a melhora dos sintomas nem
sempre é completa, o que compromete a capacidade funcional dos pacientes.
Em média, os pacientes atribuiram uma nota de 8 a 9 para o impacto da fadiga
na qualidade de vida. Ja para o impacto na vida profissional, os pacientes
atribuem uma nota 8 a 10, indicando forte interferéncia.

COMPROMETIMENTO DA QUALIDADE DE VIDA

Arotina de administracao infusional, aliada a persisténcia de sintomas,
interfere no bem-estar fisico, emocional e social.




DEMANDA DE DESLOCAMENTO

Muitos pacientes precisam viajar longas distancias regularmente para realizar
0 tratamento, implicando custos financeiros e impacto emocional.

DEPRESSAO E IDEACAO SUICIDA

A auséncia de alivio completo das dores e outros desafios da doenca contribuem
para problemas emocionais graves, como depressao e, em casos mais extremos,
ideacado suicida. Pacientes expressam esperanca em novos medicamentos que
possam simplificar o tratamento e reduzir a necessidade de infusoOes frequentes.

5.3. Netnografia

Pequena explicacao: Analise das percep¢des dos usuarios de midias sociais
sobre a HPN.

Periodo analisado no estudo: Outubro de 2024
Quem executou: CDD

Metodologia: Netnografia (analise de discussdes online em plataformas como
Facebook, Instagram e YouTube)

FRUSTRAGCAO NA RELAGCAO MEDICO-PACIENTE:

X COMENTARIO REDES SOCIAIS

B COMENTARIO REDES SOCIAIS




APESAR DO CONTROLE, E INCOMODO IR AO HOSPITAL
PARA AS INFUSOES:

3@ COMENTARIO REDES SOCIAIS

J¥ COMENTARIO REDES SOCIAIS

MULHER, MEHSTRUA(;RO, FERTILIDADE E GRAVIDEZ:

3 COMENTARIO REDES SOCIAIS




3 COMENTARIO REDES SOCIAIS

GRAVIDEZ E HPN:

¥ COMENTARIO REDES SOCIAIS

B¢ COMENTARIO REDES SOCIAIS

O QUE E “ESTAR MAL"?

$® COMENTARIO REDES SOCIAIS




3¢ COMENTARIO REDES SOCIAIS

O QUE E “ESTAR BEM"?

32 COMENTARIO REDES SOCIAIS

2 COMENTARIO REDES SOCIAIS




06. Recomendacoes
e Conclusao

Recomendacoes:

Com base na analise dos dados e na identificacao dos desafios e oportunidades,
propoem-se as seguintes recomendacoes:

IM PLEMENTA;EO DE CAMPANHAS DE CONSCIENTIZAGRO:

Realizar campanhas educativas para aumentar o conhecimento sobre HPN entre pro-
fissionais de saude, especialmente medicos de atencao primaria e hematologistas. Utilizar
midias tradicionais e digitais para disseminar informacdes sobre os sintomas, diagnaostico
e tratamento da HPN para a populacao em geral.

AHPLIAQEO DO ACESSO AO DIAGNOSTICO:

Facilitar o acesso a exames como a citometria de fluxo, especialmente no SUS, por meio
da ampliacao da oferta e da reducao dos tempos de espera.

Capacitar profissionais de saude para realizar o diagnostico precoce da HPN, por
meio de treinamentos e atualizacao de protocolos clinicos.

REDUGEO DAS DISPARIDADES REGIONALIS:

Embora existam centros de referéncia para o tratamento da HPN, eles estao con-
centrados principalmente nas capitais e grandes centros urbanos. A principal dificuldade
enfrentada pelos pacientes esta relacionada a necessidade de se deslocarem longas dis-
tancias ate esses centros, o que pode limitar o acesso ao tratamento e ao acompanha-
mento especializado.

Nesse contexto, a ampliacao de programas de telemedicina pode ser uma alternativa
eficaz para oferecer acompanhamento medico a pacientes que vivem em areas remotas,
reduzindo as barreiras geograficas e promovendo um acesso mais equitativo aos cuida-
dos de saude.




FORTALECIMENTO DO SUPORTE MULTIDISCIPLINAR:

Os relatos dos pacientes demonstram a importancia de integrar servicos de psico-
logia, nutricao e fisioterapia ao acompanhamento dos pacientes com HPN, promovendo
uma abordagem holistica e personalizada.

E importante que a avaliacdo da fadiga, um dos sintomas mais frequentes e incapaci-
tantes da HPN, envolva diferentes especialistas, especialmente na relacao medico-pacien-
te, para identificar causas, oferecer estrategias de manejo e melhorar a qualidade de vida.

Alem disso, o fortalecimento de programas de apoio para pacientes e familiares, su-
porte e acolhimento, com informacdes sobre a doenca, direitos e recursos disponiveis,
pode contribuir para um cuidado mais abrangente.

PROMOGAO DA EDUCAGAO EM SAUDE DIGITAL:

Para promover a educacao em saude digital, € necessario validar as informacoes so-
bre HPN disponiveis online, combatendo a desinformacao e promovendo fontes confia-
veis. Alem disso, é fundamental fomentar plataformas digitais de apoio para pacientes e
familiares, que incluam foruns de discussao, chatbots e teleconsultas.

INCENTIVO A PESQUISA E INOVAQEO:

Para incentivar a pesquisa e inovacao, e crucial investir em estudos clinicos e terapias
inovadoras que aprimorem o tratamento da HPN, incluindo terapias géenicas e medica-
mentos administrados por via oral.

Alem disso, € importante estimular a participacao de pacientes em pesquisas clinicas,
garantindo gue suas vozes sejam ouvidas e suas necessidades atendidas. Tambem se faz
necessario o levantamento de dados complementares para direcionar os custos indiretos
relacionados a HPN. Isso inclui tangibilizar temas como o impacto da fadiga no ambiente
de trabalho por meio de pesquisas de meta-analise com indicadores especificos.

Conclusao:

A Hemoglobinuria Paroxistica Noturna (HPN) representa um desafio significativo para
0 sistema de saude brasileiro, exigindo uma abordagem multidiscilpinar que abarque des-
de o diagnostico precoce ate o tratamento continuo e o suporte abrangente aos pacientes.
Este white paper, ao integrar dados e informacoes provenientes de estudos conduzidos
pela ABRALE, Casa Hunter e CDD, delineia um panorama claro dos obstaculos enfrenta-
dos e das oportunidades existentes para aprimorar a vida das pessoas que convivem com
essa condicao rara e complexa.



Em suma, a transformacao do panorama da HPN no Brasil requer um compromisso
continuo com a inovacao, a colaboracao e o engajamento de todos os stakeholders. Ao
Implementar as recomendac0Oes apresentadas neste white paper e ao fortalecer a articu-
lacao entre organizacoOes, profissionais de saude, formuladores de politicas publicas e a
sociedade em geral, e possivel oferecer esperanca e qualidade de vida para os pacientes
com HPN e suas familias, construindo um futuro mais justo e inclusivo para todos.
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ABRALE:
-

A ABRALE (Associacao Brasileira de Linfoma e Leucemia) @€ uma organizacao sem fins
lucrativos, criada em 2002 por pacientes e familiares, com a missao de oferecer ajuda e
mobilizar parceiros para que todas as pessoas com cancer e doencas do sangue tenham
acesso ao melhor tratamento. Para alcancar esses objetivos, a ABRALE atua em todo o
pais em quatro frentes:

* Apoio ao paciente

* Politicas publicas

* Educacao e informacao

* Pesquisa e monitoramento

&) abrale.org.br
@) @abraleoficial
v 08007739973, (11)3149-5190

) abrale@abrale.org.br
CDD:

Inspirada pela trajetoria bem-sucedida da Amigos Multiplos pela Esclerose (AME),
fundada em 2012, a Associacao Cronicos do Dia a Dia (CDD) nasceu em 2018 com o pro-
posito de conscientizar, informar e articular politicas publicas voltadas para condicoes
cronicas de saude.

Atualmente, a atuacao abrange a realizacao de pesquisas, a compilacao, a elabora-
¢ao e a distribuicao de conteudos sobre mais de 20 condicdes cronicas, sempre com um
rigoroso compromisso com a checagem e a qualidade da informacao.

Buscando representar a pluralidade dessas condicoes, oferecendo suporte a quem
convive com doencas cronicas por meio do compartilhamento de informacoes que po-
dem melhorar a qualidade de vida. Com a capacidade de nos articular com pessoas e ins-
tituicoes, a CDD fortalece o trabalho em rede e amplia o alcance das acoes.




cdd.org.br

@cddcronicos

(11) 3181-8266
relacionamento@cdd.org.br

Q¢ © &

Casa Hunter:

Fundada em 26 de novembro de 2013, a CASA HUNTER é uma instituicao sem fins
lucrativos e sem filiacao politica ou religiosa, com intuito de garantir solucdes publicas e

sensibilidade do setor privado e sociedade em geral, para os pacientes com doencgas ra-
ras, com a uniao de esforcos de seus familiares, amigos, além de profissionais de saude e

especialistas, além de todos os interessados pela causa.

Assim, a CASA HUNTER e composta por profissionais de saude especializados em
estudos geneéticos, pesquisadores, farmaceuticos, empresarios preocupados com o
bem-estar da sociedade e por idealistas e atuantes em direitos humanos, que sentiram
a necessidade de partilhar suas experiéncias e trabalhar em busca da melhor qualidade

de vida dos pacientes e de seus familiares.

i

@ casahunter.org.br
©) @casahunter

O (11)2776-3647,(11) 2776-0009
) casahunter@casahunter.org.br







