JAV-RARAS: ESTUDO DE VIDA REAL CENTRADO NO VALOR PARA O PACIENTE EM
POLINEUROPATIA AMILOIDOTICA FAMILIAR (PAF)
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Resumo:

Introducdo: A Amiloidose Hereditaria (ATTRv) € uma doenca genética autossémica dominante,
relacionada a mutacdo no gene da transtirretina. A Polineuropatia Amiloidética Familiar (PAF) é
uma das formas de manifestacdo clinica da ATTRv. Objetivos: Avaliar os desfechos centrados
no paciente por moeda gasta durante a jornada clinica (VBHC) de pacientes com PAF no sistema
anico de saude. Métodos: Estudo transversal que avaliou prospectivamente qualidade de vida
(QolL) e custos totais pelo Time-Driven Activity-Based Costing em cinco centros. Foram aplicados
0s questionarios: Norfolk (QOL-DN), Short Form Health Survey 36 (SF-36), EuroQoL-5D (EQ-
5D), General Health (WPAI-GH) e Net Promoter Score (NPS). Resultados: O escore total médio
obtido pelo Norfolk QOL-DN foi de 66,4 e 0 menor escore observado foi neuropatia autonémica
(4,3). O dominio dor (44,74) apresentou 0 menor escore médio obtido pelo SF-36, enquanto o
melhor foi para estado geral de saude (55,92). O valor de utilidade médio para EQ-5D foi de 0,56
(DP 0,28) e o valor médio da escala visual foi de 60,94 (DP 26,29). O comprometimento médio
de atividades (WPAI-GH) foi de 51,85% (DP: 34,87). O nivel de satisfacdo com o tratamento
medicamentoso foi de 5,3 (4,55) e o centro médico foi de 9,7 (0,69). O custo médio da jornada
do paciente é de R$198.960,4, sendo o custo estimado pelo PCDT de R$200.303,2. Concluséao:
O nivel de satisfacdo com o tratamento medicamentoso é baixo e pode estar associado a
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presenca de comprometimento em atividades em 51,85% dos participantes. Esse conhecimento
pode contribuir para elaboracao de estratégias para esse publico.
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