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NOTA TECNICA N2 0116/2024 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1.solicitante: I
1.2. Origem: 142 Vara Civel Federal de Sao Paulo

1.3. Processo n2: 5037125-22.2023.4.03.6100

1.4. Data da Solicitagcdo: 12/01/2024

1.5. Data da Resposta: 24/01/2024

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 21/08/2022 — 01 ano

2.2 Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Histoérico da doenga: Erro Inato de Metabolismo — CID10 E71.0

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

TRI-HEPTANOINA 8,3KCAL/ML/500ML

4.2. Principio Ativo: TRI-HEPTANOINA

4.3. Registro na ANVISA: 1396400030011

4.4. O produto/procedimento/medicamento estad disponivel no SUS: ndo

4.5. Descrever as opg¢des disponiveis no SUS/Saude Suplementar: vide abaixo
4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: ndo
4.7. Recomendagdes da CONITEC: ndo avaliado

5. Discussdo e Conclusdo

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

Existe uma proteina presente na mitocéndria trifuncional que possui 4 subunidades
alfa e 4 subunidades beta codificadas por 2 genes com atividade enzimatica de oxidacdo de
acidos graxos. A deficiéncia enzimatica gera intermedidrios de acidos graxos toxicos que
podem causar: cardiomiopatia (doenca do musculo cardiaco), hipoglicemia hipocetética
recorrente, miopatia, rabdomiodlise, colestase, neuropatia periférica e retinopatia
pigmentar.

O tratamento envolve: evitar jejum prolongado, dieta com restricdo de gorduras
(cadeias de acidos graxos longos), suplementacdo de triglicerideos de cadeia média ou
triheptanoina.
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A triheptanoina é comercializada sob o nome Dojolvi, registrada na ANVISA sob o
numero MS: 1.3964.0003. A medicacdo é fabricada na Alemanha e importada Ultragenyx
Brasil Farmacéutica Ltda. O farmaco é um triglicerideo de cadeia média que ndo necessita
de metabolizacdo da enzima deficitaria neste erro inato do metabolismo, permitindo a
geracao de energia adequadamente.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

Paciente do sexo feminino, 1 ano e 4 meses de idade, possui diagndstico de
deficiéncia de hidroxiacil-CoA desidrogenase de cadeialonga (LCHADD) a partir de mutagao
em homozigose do gene HADHA (hydroxyacyl-CoA dehydrogenase trifunctional
multienzyme complex subnit alpha). Recebeu triglicerideos de cadeia média, porém aos 4
meses apresentou hipoglicemias e disfagia (dificuldade para degluti¢do). Teve episodio de
bronquiolite, sendo associado o uso de maltodextrina. Paciente persiste com disfagia e foi
diagnosticada com miocardiopatia dilatada.

5.3. Parecer
() Favoravel
( X ) Desfavoravel

5.4. Conclusdo Justificada:

Ainda ndo ha dados da literatura cientifica que permitem afirmar superioridade da
triheptanoina versus triglicerideos de cadeia média. Nesse momento, existe um ensaio
clinico randomizado (fase Ill) recrutando pacientes para estabelecer essa comparacao.

Justifica-se a alegagdo de urgéncia, conforme definicdo de urgéncia e emergéncia do CFM?
() SIM, com potencial risco de vida

() SIM, com risco de lesdo de 6rgao ou comprometimento de fungao

(X ) NAO
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5.6. Outras Informagdes:

Consideragbées NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento n3o é divulgada por motivo
de preservagao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP
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