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Sugere ao Ministério da Saude que requeira a Comissao Nacional de Incorporacao de
Tecnologias no Sistema Unico de Salde a elaboracdo de protocolos clinicos e diretrizes
terapéuticas para sindrome de Alagille.
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SENADO FEDERAL

Senadora Mara Gabrilli

INDICACAO N° , DE 2025

Sugere ao Poder Executivo Federal, por intermédio
do Senhor Ministro de Estado da Saude, que requeira
a Comissao Nacional de Incorporagao de Tecnologias
no Sistema Unico de Saude a elaboracdo de
protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas para
sindrome de Alagille.

Sugerimos ao Poder Executivo Federal, por intermédio do Senhor
Ministro de Estado da Saude, com amparo no art. 224, inciso I, do Regimento
Interno do Senado Federal (RISF), que requeira a Comissdao Nacional de
Incorporagdo de Tecnologias no Sistema Unico de Saude (CONITEC) a
elaboracdo de protocolos clinico e diretrizes terapéuticas (PCDT) para a
sindrome de Alagille, considerando a necessidade de rastreamento adequado,
como a dosagem de bilirrubinas e de acidos biliares no sangue, em casos de
ictericia prolongada, além de outros meios viaveis para o diagnostico precoce
¢ manejo da doenca como a suplementagdo de vitaminas lipossoluveis € o
tratamento medicamentoso adequado.

JUSTIFICACAO

A sindrome de Alagille ¢ uma doenca genética rara caracterizada
por alteracdes no figado, coracao e outros 6rgaos. A principal caracteristica ¢ a
hipoplasia (reducao) dos ductos biliares intra-hepaticos, que afeta a drenagem
da bile no figado levando ao acumulo de acidos biliares no figado, sangue e
outros tecidos, provocando ictericia prolongada, com urina escura, fezes claras,
problemas na digestdo, ma absor¢dao de gorduras e deficiéncia de vitaminas
lipossoluveis, sintomas que sdo visiveis logo nos primeiros anos de vida. A
sindrome aparece em um a cada 70.000 bebés e afeta ambos os sexos e pode
afetar varios 6rgaos, incluindo coragdo, olhos, rins e 0ssos.
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Os sinais costumam surgir nos primeiros dois anos de vida e
podem variar entre as pessoas, destacando-se prurido intenso e altamente
debilitante. Os sintomas podem incluir problemas de visdo, disfungdes de
crescimento ¢ de desenvolvimento cognitivo, xantomas (lesdes cutaneas),
formacao frequente de coagulos, propensao a fraturas e problemas renais. Esses
sintomas afetam o bem-estar fisico e emocional das criancas, que demonstram
falta de sono, irritabilidade, dificuldade de concentracao e baixa sociabilidade.
A sindrome de Alagille também impacta as familias e os cuidadores, sendo
associada a aumento de estresse emocional, dificuldades econdmicas e
exaustdo fisica devido a necessidade de cuidados permanentes com a crianga.

O diagnostico envolve avaliagdo médica, com anamnese € exame
fisico, além de exames laboratoriais (como a dosagem de bilirrubinas e dos
acidos biliares no sangue), de imagem (como a ressonancia nuclear magnética
do abdome) e, em alguns casos, de anatomopatologia (como a bidpsia do
figado). A mutacdo genética pode ser identificada na maioria dos casos:
aproximadamente 95% dos individuos afetados apresentam variantes no gene
JAGI, enquanto cerca de 2,5% dos casos estdo associados a alteracdes no gene
NOTCH?.

O tratamento ¢ individualizado, baseado na idade, nas condigdes
gerais de saude, na gravidade dos sintomas e na resposta a terapias instituidas.
O manejo visa principalmente a aumentar o fluxo da bile para fora do figado e
a aliviar sintomas como a coceira intensa, além de corrigir deficiéncias
nutricionais com suplementa¢do de vitaminas lipossoliveis e alimentagao
hipercaldrica. Desde janeiro de 2025, tratamentos capazes de mudar o curso
natural da sindrome de Alagille possuem aprovacao regulatoria no Brasil:
inibidores do transporte ileal de acidos biliares (IBATs), uma classe de
medicamentos que bloqueiam a reabsor¢do de acidos biliares no ileo distal do
intestino delgado, resultando em um aumento na excrec¢ao de acidos biliares e
reduzindo o prurido colestatico, principal causa de transplantes pediatricos de
figado, com efeito de longo prazo.

Em pacientes com Sindrome de Alagille que ndo recebem
tratamento com inibidores do transportador ileal de 4cidos biliares (IBAT), o
prurido colestatico intratdvel pode se tornar uma indicacdo isolada de
transplante hepatico, mesmo na auséncia de disfungdo hepatica grave. Além
disso, a deficiéncia persistente de vitaminas lipossoluveis, especialmente a
vitamina D, frequentemente observada nesses pacientes, pode resultar em
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osteopenia e fraturas espontaneas, contribuindo significativamente para a
morbimortalidade e impactando a decisdo terap€utica.

A prevengdo da sindrome de Alagille em futuras geracdes esté
diretamente relacionada a identificacdo dos riscos hereditarios. Para tanto, a
testagem e o aconselhamento genéticos constituem ferramentas fundamentais,
permitindo que as familias compreendam o risco de recorréncia da doenga ¢
tomem decisdes informadas acerca do planejamento familiar. Ademais, o
acompanhamento médico regular mostra-se imprescindivel para o ajuste das
terapias e para a garantia da melhor qualidade de vida possivel aos individuos
acometidos.

Tendo em vista que a Lei n® 8.080, de 19 de setembro de 1990 (Lei
Organica da Satde), confere a Conitec a competéncia para a elaboragdao de
PCDTs, a presente Indicagdo visa a sugerir ao Poder Executivo Federal a
adoc¢ao de providéncias nesse sentido.

A presente iniciativa busca assegurar a efetividade, a seguranca e
a equidade na atencdo a satde das pessoas com a sindrome de Alagille no
ambito do SUS. Entendemos que a formulacdo de diretrizes especificas
contribuirda para a padronizagdo das condutas, contemplando as
particularidades dessa enfermidade e as necessidades dos pacientes.

Sala das Sessoes,

Senadora MARA GABRILLI
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