NOTA TECNICA N2 3306/2024- NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1 solcitate: [
1.2. Processo n? 5010275-22.2023.4.03.6102

1.3. Data da Solicitagcdo: 03/06/2024

1.4. Data da Resposta: 12/06/2024

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 18/04/2014 — 10 anos
2.2 Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Ribeirdo Preto/SP

2.4. Histérico da doencga: Hipofosfatasia—CID10 E83.3

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

Nao apresentados.

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

ALFA-ASFOTASE 100MG/ML

4.2. Principio Ativo: alfa-asfotase

4.3. Registro na ANVISA: sim — 1981100020045

4.4. 0 produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: ndo

4.5. Descrever as opgOes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: ndo ha opgdes
disponiveis

4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: ndo ha genérico
ou similar

4.7. Recomendagdes da CONITEC: nao avaliado

5. Discussdo e Conclusdo

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

A hipofosfatasia é uma rara doenca éssea metabdlica herdada, caracterizada pela baixa
atividade da isoenzima tecido-nao-especifica da fosfatase alcalina (TNSALP; mantida a
sigla em inglés), o que resulta em excesso de pirofosfato inorganico (PPi; mantida a sigla
em inglés) e piridoxal 5'-fosfato (PLP; mantida a sigla em inglés) extracelular - a forma
circulante da vitamina B6. E uma doenca recessiva autossémica com expressio variada.
As manifestacdes podem ser: hipomineralizacdo grave com 6ébito; raquitismo, baixo
crescimento, hipotonia, miopatia, hipercalcemia, hiperfosfatemia, nefrocalcinose,
epilepsia, hipodontia.

A asfotase alfa é uma terapia de reposicdo enzimatica humana recombinante que
substitui a TNSALP deficiente.



5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

O medicamento possui dados de estudos de fase 1 e 2, controle histdrico, coorte
retrospectiva. O medicamento é capaz de promover ganhos clinicos motores e de
crescimento, evitando o estabelecimento de raquitismo e promovendo
desenvolvimento ésseo radiografico. O seu uso promove maior tempo de caminhada e
independéncia motora.

5.3. Parecer
( x ) Favoravel
() Desfavoravel

5.4. Conclusdo Justificada:

N3o hd tratamento alternativo disponivel que seja eficaz para a condicdo. Apesar de
cursar com raquitismo e afetar a mineralizagdo dssea, a sua patogenia é absolutamente
distinta das demais condi¢des compreendidas no PCDT do assunto. Mesmo sem haver
ensaios clinicos robustos de fase 3, trata-se de uma condi¢cdo muito rara e com os demais
estudos demonstrando consistentemente um padrdao de eficdcia para criancas
desenvolveram ganhos e independéncia motora.

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 érgdo ou comprometimento de fungdo

( x ) NAO
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5.6. Outras Informacgodes:

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

Equipe NAT-Jus/SP



