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

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 2931/2023 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. Solicitante: [
1.2. Origem: 12 Vara Federal de Jundiai

1.3. Processo n2: 5003368-50.2023.4.03.6128

1.4. Data da Solicitagcdo: 12/07/2023

1.5. Data da Resposta: 18/07/2023

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 20/12/1993 — 29 anos
2.2. Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Histdrico da doencga: Alfa-manosidose — CID10 E77.1

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

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

ALFAVELMANASE 10MG

4.2. Principio Ativo: Alfavelmanase

4.3. Registro na ANVISA: Sim

4.4. O produto/procedimento/medicamento estda disponivel no SUS: Nao

4.5. Descrever as opg¢Ges disponiveis no SUS/Satude Suplementar: Tratamento de suporte
com especialistas; transplante de células hematopoiéticas.
4.10. Recomendacdes da CONITEC: Nao avaliada

5. Discussao e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

A alfa-manosidose é uma doen¢a monogénica ultra-rara resultante da deficiéncia da
enzima lisossdmica alfa-manosidase, com prevaléncia estimada em 1:1.000.000 de
nascidos vivos. O acumulo resultante de oligossacarideos ricos em manose em todos os
tecidos leva a um disturbio muito heterogéneo com um continuum de manifesta¢des
clinicas sem fendtipos distintos (Harmatz, 2018).

A terapia de reposicao enzimatica velmanase alfa foi aprovada em alguns paises europeus,
bem como no Brasil, para o tratamento da alfa-manosidose. Os tratamentos destinados a
prevenir complicacdes e otimizar a qualidade de vida também incluem o uso precoce de
antibioticos para infec¢cdes bacterianas, aparelhos auditivos para perda auditiva, inser¢ao
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de tubos equalizadores de pressao se houver acimulo de liquido no ouvido médio, dculos
para corrigir erros de refracdo, fisioterapia, uso de uma cadeira de rodas, intervencao
ortopédica e desvio conforme necessario para hidrocefalia. Consideracdes educacionais
incluem o uso de linguagem de sinais para individuos com perda auditiva, intervencao
educacional precoce para o desenvolvimento de habilidades sociais, fonoaudiologia e
educacao especial para maximizar o aprendizado (Malm, 2001).

A heterogeneidade clinica e a raridade da doenca limitam a sensibilidade de parametros
Unicos para detectar efeitos de tratamento clinicamente relevantes. Apds 12 meses de
tratamento, uma resposta global ao tratamento foi alcangada por 87% dos pacientes que
receberam velmanase alfa (n = 15) em comparagao com 30% dos pacientes que receberam
placebo (n = 10). Dados de longo prazo de todos os pacientes no programa clinico (n = 33)
mostraram que 88% dos pacientes responderam globalmente, incluindo todos (100%)
pacientes pediatricos (n = 19) e a maioria (71%) dos pacientes adultos (n = 14). O modelo
de analise de resposta demonstra um efeito de tratamento clinicamente significativo com
velmanase alfa e apdia o inicio precoce e o beneficio continuo do tratamento de longo
prazo de todos os pacientes com alfa-manosidose com esta terapia de reposicao
enzimatica (Harmatz, 2018).

Os pacientes tratados com velmanase alfa apresentaram melhorias nas medidas
bioquimicas e funcionais que se mantiveram por até 4 anos. O acompanhamento a longo
prazo é importante e apoia ainda mais o uso de velmanase alfa como um tratamento eficaz
e bem tolerado para alfa-manosidose (Lund, 2018).

Velmanase alfa é a primeira forma recombinante humana de alfa-manosidase licenciada e
disponivel para terapia de reposicdo enzimatica de longo prazo. E aprovado para o
tratamento de manifestacdes ndo neuroldgicas de manosidose alfa leve a moderada. Os
resultados obtidos em diferentes ensaios clinicos fornecem evidéncias do efeito clinico
positivo da enzima recombinante em pacientes com alfa-manosidose. Diferentes vias de
diagndstico e sintomas iniciais inespecificos da doenga levam a um atraso no inicio do
tratamento, resultando em morbidade cumulativa. Assim, hd uma necessidade extrema de
criar mais consciéncia. Além disso, sdo necessarios varios estudos adicionais em larga
escala para avaliar a seguranca e a eficacia a longo prazo da velmanase alfa (Abdul Ghani,
2023).

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
Melhora dos efeitos ndo neuroldgicos da doencga

5.3. Parecer
( ) Favoravel
(x) Desfavoravel
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5.4. Conclusao Justificada:
Dada a raridade da doenca e a incipiéncia de estudos clinicos robustos com o uso do
medicamento, sugere-se avaliacao pericial por especialista da area.

Justifica-se a alegacao de urgéncia, conforme defini¢ao de urgéncia e emergéncia do CFM?
() SIM, com potencial risco de vida

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

( x ) NAO
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5.6. Outras Informacdes:

Consideragdes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento ndo é divulgada por motivo
de preservacao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP
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