NOTA TECNICA N2 3010/2024- NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Processo n? 5001285-42.2024.4.03.6317
1.3. Data da Solicitagdo: 20/05/2024

1.4. Data da Resposta: 27/05/2024

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 09/12/2013 — 10 anos
2.2 Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: Santo André/SP

2.4. Histérico da doenca: Deficiéncia do GH —CID10 E34.3

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

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

SOMATROPINA 12Ul

4.2. Principio Ativo: Somatropina

4.3. Registro na ANVISA: 1064601370025

4.4. O produto/procedimento/medicamento estd disponivel no SUS: Sim, para o

tratamento da deficiéncia do hormonio do crescimento

4.5. Descrever as op¢Ges disponiveis no SUS/Saude Suplementar: disponivel

4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar:

4.7. Recomendacdoes da CONITEC: Aprovado o Protocolo Clinico e Diretrizes
Terapéuticas para Deficiéncia de Hormoénio do Crescimento — Hipopituitarismo (Brasil,
2018)

5. Discussdo e Conclusdo

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia:

A baixa estatura idiopatica tem como defini¢cdo pratica uma altura abaixo de 2 desvios
padrdo (DP) da média da idade ou abaixo do percentil 3, na auséncia de qualquer
diagnodstico enddcrino, metabdlico ou outro que a justifique e que nasceram com peso
e altura apropriados a idade gestacional. A baixa estatura idiopatica é um diagndstico de
exclusdo. O percentil de altura da crianca esta abaixo do intervalo previsto pela altura
dos pais e a idade 6ssea nao é atrasada, mas ndao ha evidéncias de doenca genética,
sistémica ou enddcrina subjacente. Embora isso possa ser uma variante do crescimento
normal, os pacientes com esse padrdao precisam monitorar a possibilidade de doenca
subjacente nao reconhecida. A avaliacdo de baixa estatura avalia a gravidade da baixa
estatura e a provavel trajetdria de crescimento do individuo, para a partir disso, tomar



as decisbGes de intervencdo. Esta avaliacdo inclui a interpretacdo inicial do grafico de
crescimento e potencial de crescimento (com base nas alturas medidas dos pais da
crianca), calculo da velocidade de crescimento e triagem laboratorial inicial doenca
sistémica ou enddcrina subjacente, se houver suspeita com base nos sintomas. Se a
velocidade de crescimento for lenta, a determinacao da idade dssea deve ser realizada.
Esta bem caracterizada na literatura a acdao da medicacdo em pacientes com deficiéncia
de hormoénio do crescimento (GH), bem como em pessoas com diagndstico de
hipopituitarismo. Os estudos mostram aumento da altura ao final do crescimento das
criancas e maior qualidade de vida.

Meta-analise que avaliou o uso de recombinantes do GH para criangcas com baixa
estatura associada a deficiéncia de GH, sindrome de Turner, sindrome de Prade-Willi,
doenca renal crbnica, baixa estatura genética/ SHOX-D e nascidos com peso baixo para
idade gestacional concluiram que a composicdo corporal foi melhor com o uso da
medicacdo (Takeda, 2010). Para as mesmas doencas, o tratamento por 3 anos conferiu
maior estatura, sendo o efeito maior naquelas criancas com deficiéncia de GH (Al Shaikh,
2020). Para criancas de baixa estatura com causa idiopatica, a literatura ainda é
controversa, embora haja evidéncias de aumento da estatura (Soliman, 2019).

No PCDT de deficiéncia do hormonio do crescimento e hipopituitarismo (Brasil, 2018),
os critérios de inclusdo para fornecimento da medicacdo para a populacdo pedidtrica
sdo:

- déficit de crescimento;

- deficiéncia comprovada de GH (por meio de dois testes de estimulo quando houver
deficiéncia isolada sem alteracdo anatémica de hipoéfise; por uma dosagem de GH em
hipoglicemia em caso de sintomas presentes quando lactente; por meio de 1 teste de
estimulo na presenca de multiplas deficiéncias hormonais (pan-hipopituitarismo) ou
lesdo hipofisaria (alteracdo e exame de imagem).

S3o excluidas do protocolo, entre outros, criangas com outras causas de baixa estatura.
De acordo com o mesmo PCDT, pacientes nascidos pequenos para idade gestacional
(PIG) e com sindromes genéticas com evidéncia de beneficio do uso de GH devem ser
avaliados em Centros de Referéncia ou por equipe técnica especializada.

Terapia com hormdnio do crescimento proporciona aumento da estatura em criangas
com baixa estatura idiopatica; porém, esse aumento é pequeno (com relevancia clinica
questiondvel), e mesmo as criancas com baixa estatura idiopatica tratadas ainda sdo
consideravelmente menores do que individuos sem baixa estatura idiopatica da mesma
idade, colocando em duvida a relagdo custo/beneficio da interven¢do. Além disso, as
respostas no paciente individual sdo imprevisiveis (Quigley, 2007; Bryant, 2007).
Revisdo sistematica que avaliou o uso de somatropina em criangas e adolescentes com
baixa estatura idiopatica incluiu 10 ensaios clinicos randomizados (Bryant, 20070). Um
estudo relatou altura quase final em meninas e descobriu que as meninas tratadas com
GH eram 7,5 cm mais altas do que os controles ndo tratados (grupo GH, 155,3 cm +/-
6,4; controle, 147,8 cm +/- 2,6; P = 0,003); outro estudo que relatou o escore de desvio



padrao da altura do adulto descobriu que as criangas tratadas com GH eram 3,7 cm mais
altas do que as criangas em um grupo tratado com placebo (intervalos de confianga de
95% 0,03 a 1,10; P < 0,04). Os outros ensaios relataram resultados de curto prazo. Os
resultados sugerem que os ganhos de altura a curto prazo podem variar de nenhum a
aproximadamente 0,7 DP ao longo de um ano. Um estudo relatou qualidade de vida
relacionada a saude e ndo mostrou melhora significativa em criangas tratadas com GH
em compara¢dao com as do grupo controle, enquanto outro ndo encontrou evidéncias
significativas de que o tratamento com GH afeta a adaptacdo psicoldgica ou a
autopercepcdo em criangas com baixa estatura idiopdtica. Nenhum efeito adverso grave
do tratamento foi relatado.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

- aumento da velocidade de crescimento e da previsao de estatura em criancas;
- aumento da densidade mineral éssea e melhora da dislipidemia em adultos;

- melhora da qualidade de vida.

5.3. Parecer
() Favoravel
( x ) Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada:

De acordo com os documentos clinicos apresentados, a paciente ndo possui deficiéncia
de GH que ainclua no protocolo do Ministério da Saude para dispensagdo. Assim, o caso
enquadra-se na hipdtese de baixa estatura idiopatica. A CONITEC ndo incorporou o uso
da somatropina para o tratamento da baixa estatura idiopdatica, porém pondera que,
para certas situacdes, como pacientes nascidos pequenos para a idade gestacional,
como o caso em tela, pode haver beneficio do uso de somatropina, sugerindo o
acompanhamento em centros de referéncia do SUS.

Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme definicdo de urgéncia e emergéncia do
CFM?

() SIM, com potencial risco de vida

() SIM, com risco de lesdao de érgdo ou comprometimento de funcdo

(x) NAO
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5.6. Outras Informagdes:

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

Equipe NAT-Jus/SP



