TRIBUNAL DE JUSTICA DE SAO PAULO
m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 1953 /2023- NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante:  EGcINGEEEEEEEEE
1.2. Origem: 252 Vara Civel Federal de Sao Paulo

1.3. Processo n2: 5027246-25.2022.4.03.6100

1.4. Data da Solicitagdo: 23/05/2023

1.5. Data da Resposta: 02/06/2023

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 12/07/2017 — 5 anos

2.2 Sexo: feminino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo

2.4. Histoérico da doenca: Lipodistrofia congénita generalizada — CID 10 E88.1, E78.2, K76,
I151.7.

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

3.1. O medicamento requerido é o farmaco normalmente utilizado no tratamento da
doenca de que padece a autora? Ha quanto tempo o medicamento passou a fazer parte
da terapéutica da doenga em questao e com que resultados?
A lipodistrofia generalizada congénita é uma doenga autossdmica recessiva com frequente
associa¢ao a consanguinidade parental. A doenga é associada tipicamente a mutag¢des dos
genes AGPAT2 e BSCL2. A doencga cursa com auséncia ou escassez de tecido adiposo
no subcutaneo de abdome e tdérax, assim como escassez de tecido adiposo em medula
Ossea. O paciente apresenta esteatose hepatica, podendo evoluir para cirrose hepatica,
assim como sindrome metabdlica com dislipidemia com destaque para hipertrigliceridemia
com risco de pacreatite, e resisténcia insulinica que evolui para Diabetes Mellitus.
O tratamento da condicdo é andlogo a pacientes com sindrome metabdlica,
envolvendo: mudanca de estilo de vida (nutricdo e atividade fisica), metformina, estatinas
e/ou fibratos. Considerando que a doenca é considerada orfa, existe um pequeno nimero
de casos e de estudos para seus tratamentos especificos.
O Myalept (metreleptina) é utilizado na terapia de reposicao de leptina em paciente com
lipodistrofia generalizada congénita (Sindrome de Berardinelli-Seip) em pacientes acima
dos 2 anos de idade. Ha sugestdao de que a medicagdo oferece: redugdao de hemoglobina
glicada, glicemia de jejum e triglicérides; reducdao de resisténcia insulinica; melhor
saciedade. No entanto, deve-se levar em conta o risco de: fadiga, hipoglicemia, cefaleia
(dor de cabeca), perda de peso, dor abdominal, desenvolvimento de anticorpos contra
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leptina, assim como o risco de linfoma de células T. A medicagdo foi aprovada pelo Food
and Drug Administration em 2014 e pelo European Medicines Agency (EMA) em 2018.

3.2. Trata-se de medicamento experimental?
Medicamento registrado na ANVISA em marco de 2023, assim como Estados Unidos,
Europa e Japao, portanto ndo deve ser caracterizado como experimental.

3.3. O medicamento tem registro na Anvisa? Houve pedido de registro ndo apreciado? Se
sim, desde quando pende de aprecia¢ao? Houve recusa de registro pela Anvisa?
Respondido no item 3.2.

3.3. O medicamento requerido esta incorporado ao SUS? Se negativa a resposta,
esclarecer se houve proposta de incorporacdo (ndo acatada) ou de ndo-incorporagao?
A medicacado ainda ndo foi avaliada para incorporacao pela CONITEC.

3.4. O SUS oferece alternativa de tratamento? Qual ou Quais?

O SUS oferece tratamento ndo farmacolégico para mudanca de estilo de vida, e
medicamentos para tratamento das complicagdes da sindrome como metformina,
insulinas, estatinas e ciprofibrato.

3.5. Havendo outros medicamentos fornecidos pelo SUS com eficiéncia semelhante,
quais as eventuais consequéncias negativas a saude do autor em razdo do uso do
medicamento intercambidvel, que poderiam ser evitadas pelo uso do pretendido?

O SUS nao oferece medicamento analogo a leptina. A medicacao deve ser considerada

diante da refratariedade clinica aos demais tratamentos.

4. Descricao da Tecnologia
4.1 Tecnologias: MEDICAMENTO
- METRELEPTINA (MYALEPT);

4.2. Principio Ativo: METRELEPTINA

4.3. Registro na ANVISA: 175040002

4.4. O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: NAO

4.5. Descrever as opcoes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: O SUS oferece
tratamento nao farmacoldgico para mudanca de estilo de vida, e medicamentos para
tratamento das complicagbes da sindrome como metformina, insulinas, estatinas e
ciprofibrato.

4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: NAO
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4.7 Recomendagdes da CONITEC: Nao avaliado.

5. Discussao e Conclusao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

Respondido no item 3.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
Respondido no item 3.

5.3. Parecer
() Favoravel
( X ) Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada:

Paciente do sexo feminino, 5 anos de idade, com lipodistrofia congénita generalizada ja
complicada por dislipidemia e esteatose hepatica, porém sem uso de medicagdes
oferecidas pelo SUS. Mutac¢ao genética de BSCL2 identificada em paciente com faixa etaria
adequada para receber a medicacdao. Frente a auséncia de estudos com ganhos em
desfechos duros, somente identificagao de modificacao de parametros laboratoriais, sugiro
indeferir o pedido.

Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme definicao 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:
Consideragdes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento nao é divulgada por motivo

de preservagao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP
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