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NOTA TECNICA N2 4853/2024 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1. Solicitante:_
1.2. Processo n?: 5001386-46.2024.4.03.6134
1.3. Data da Solicitagdo: 05/08/2024

1.4. Data da Resposta:15.08.2024

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 22/09/1969 - 54 anos

2.2 Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Historico da doenga: Atrofia muscular espinhal tipo 3 — CID10 G12.1

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

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

SPINRAZA 12MG/5ML

4.3. Registro na ANVISA: 1699300080010

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

4.5. Descrever as opgGes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: sim. Apenas para o tipo |
ell.

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

4.7. Recomendagdes da CONITEC: decidido nao incorpora ao SUS para AME 5q tipo Ill em
setembro de 2020.

5. Discussao e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficdcia e seguranca da tecnologia:

Atrofia muscular espinhal (AME) é uma doenca neurodegenerativa grave, autossdmica
recessiva, decorrente de um defeito no gene do neurénio motor SMN. Esse gene é
duplicado em seres humanos (existe o SMN1 e o SMN2), tal que o SMN1 é o responsavel
pela producao funcional da proteina SMN, a qual é fundamental ao desenvolvimento e
sobrevivéncia do neurdnio motor. Criancas com AME tipo 1 apresentam: paralisia flacida
simétrica e grave com incapacidade de sustentagao do tronco e cabeca; dificuldade para
chorar e sugar; fasciculagdes da lingua; dificuldade para respirar progressiva; deformidade
progressiva da caixa tordcica e dos membros devido a paralisia da musculatura. Essas
criangas requisitam suporte nutricional com sondas e gastrostomia, além de suporte
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ventilatdrio com o uso de ventilagdo mecanica e aspiracao de liquidos e residuos presentes
na faringe. Algumas criancas apresentam uma sobrevida mais longa, mas muitas falecem
por volta dos dois anos de idade por complicacdes respiratodrias.

Por outro lado, pacientes com AME tipo 3 apresentam um curso clinico mais brando, tendo
melhor progndstico e maior expectativa de vida, inclusive com expectativa de se alcancar
a vida adulta, apesar do comprometimento motor.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

O medicamento nusinersen se mostrou eficaz para o tratamento de pacientes com AME
tipo 1, sendo, para esses pacientes, uma opcao terapéutica garantida apds andlise pela
CONITEC e elaboracdo de PCDT direcionado a doenca.

Existem ensaios clinicos em pacientes com AME tipo 3 indicando que nusinersena
demonstra eficacia em retardar a progressdo da doenca, ou seja, pacientes que usam o
medicamento demoram mais tempo até que percam marcos de motricidade. No entanto,
a progressao da doenga pode ocorrer mesmo com o uso do medicamento. Quando a
doenca ja estd avancada, a manutencdo do medicamento perde seu sentido porque ndo ha
mais sequelas a serem prevenidas.

5.3. Parecer
() Favoravel
( X ) Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada:

Os documentos médicos ndo permitem compreender o estado clinico do paciente atual de
forma abrangente, mas afirma que a paciente tem “GRAVE COMPROMETIMENTO” motor.
Todas as terapias para AME possuem uma janela de eficacia. O préprio PCDT da doenca
indica que quando pacientes alcangam desfechos desfavoraveis (por exemplo: uso de
ventilagdo mecanica por periodo prolongado, dependéncia de sondas para alimentacao,
passar a maior parte do dia acamado) em decorréncia da progressao irrefredvel da doenca
os medicamentos devem ter seu uso interrompido por futilidade terapéutica. Os estudos
cientificos agem da mesma forma. Por vezes, marcos desfavoraveis da evolu¢do da doenca
sdo usados como desfechos ou como critérios de exclusdo, uma vez que cientistas e
empresas compreendem que os medicamentos nao funcionardao de forma eficaz nesses
pacientes.
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Ressalta-se que nenhum medicamento existente é capaz de modificar o curso clinico da
AME e promover cura da doenca. O objetivo terapéutico de todos os medicamentos
existentes e comercializados para AME é controle da doenga e retardo da sua progressao.

Por fim, sugere-se em caso de persisténcia de duvida a realizacdo de avaliacdo médica
pericial presencial para melhor determinar o momento clinico da paciente.

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

() SIM, com risco de lesdo de 6rgdo ou comprometimento de funcdo

(X )NAO
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5.6. Outras Informacoes — conceitos:

ANS - Agéncia Nacional de Saude Suplementar

A ANS é a agéncia reguladora do setor de planos de saude do Brasil. Tem por finalidade
institucional promover a defesa do interesse publico na assisténcia suplementar a saude,
regulando as operadoras setoriais, contribuindo para o desenvolvimento das agdes de
saude no pais.

ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

A ANVISA é uma agéncia reguladora vinculada ao Ministério da Saude e sua finalidade é
fiscalizar a producdao e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitdria como
medicamentos, agrotoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsavel pelo controle
sanitdrio de portos, aeroportos e fronteiras.
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CONITEC — Comissdo Nacional de Incorporag3o de Tecnologias no Sistema Unico de Satde.
A CONITEC é um 6rgao colegiado de carater permanente do Ministério da Salde, que tem
como funcdo essencial assessorar na definicdo das tecnologias do SUS. E responsavel pela
avaliacdo de evidéncias cientificas sobre a avaliacdao econémica, custo-efetividade, eficacia,
a acuracia, e a seguranca do medicamento, produto ou procedimento, e avaliacdo
econdmica: custo-efetividade.

RENAME - Relacdo Nacional de Medicamentos Essenciais

O RENAME é um importante instrumento orientador do uso de medicamentos e insumos
no SUS. E uma lista de medicamentos que reflete as necessidades prioritarias da populacdo
brasileira, contemplando o tratamento da maioria das patologias recorrentes do pais.
https://www.conass.org.br/wp-content/uploads/2022/01/RENAME-2022.pdf

REMUME - Relagao Municipal de Medicamentos Essenciais

A REMUME é uma lista padronizada de medicamentos adquiridos pelo municipio, norteada
pela RENAME (Relacdo Nacional de Medicamentos) que atende as necessidades de saude
prioritarias da populagao, sendo um importante instrumento orientador do uso de
medicamentos no municipio.

ANS - Agéncia Nacional de Saude Suplementar

A ANS é a agéncia reguladora do setor de planos de saude do Brasil. Tem por finalidade
institucional promover a defesa do interesse publico na assisténcia suplementar a saude,
regulando as operadoras setoriais, contribuindo para o desenvolvimento das ac¢des de
saude no pais.

ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

A ANVISA é uma agéncia reguladora vinculada ao Ministério da Saude e sua finalidade é
fiscalizar a producdo e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitdria como
medicamentos, agrotoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsavel pelo controle
sanitdrio de portos, aeroportos e fronteiras.

PROTOCOLOS CLINICOS E DIRETRIZES TERAPEUTICAS (PCDT) - regramentos do Ministério
da Saude que estabelecem critérios para o diagndstico da doenca ou do agravo a saude; o
tratamento preconizado, com os medicamentos e demais produtos apropriados, quando
couber; as posologias recomendadas; os mecanismos de controle clinico; e o
acompanhamento e a verificagdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
gestores do SUS. Sdo baseados em evidéncia cientifica e consideram critérios de eficacia,
seguranca, efetividade e custo-efetividade das tecnologias recomendadas.
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FINANCIAMENTO DA ASSISTENCIA FARMACEUTICA é de responsabilidade das trés esferas
de gestdo do SUS, conforme estabelecido na Portaria GM/MS n. 204/2007, os recursos
federais sdo repassados na forma de blocos de financiamento, entre os quais o Bloco de
Financiamento da Assisténcia Farmacéutica, que é constituido por trés componentes:

» Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica: destina-se a aquisicdo de
medicamentos e insumos no ambito da Atencdo Primaria em saude e aqueles relacionados
a agravos e programas de saude especificos, inseridos na rede de cuidados deste nivel de
atencdo. O Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
gue tratam os principais problemas e condi¢cdes de saude da populacdo brasileira na
Atencao Primaria a Saude. O financiamento desse Componente é responsabilidade dos trés
entes federados. A responsabilidade pela aquisicdo e pelo fornecimento dos itens a
populacdo fica a cargo do ente municipal, ressalvadas as variacbes de organizacao
pactuadas por estados e regides de saude.

» Componente Estratégico da Assisténcia Farmacéutica: financiamento para o custeio dos
medicamentos destinados ao tratamento de patologias que, por sua natureza, possuem
abordagem terapéutica estabelecida. Este componente é financiado pelo Ministério da
Saude, que adquire e distribui os insumos a ele relacionados. O Componente Estratégico
da Assisténcia Farmacéutica (Cesaf) destina-se ao acesso dos medicamentos e insumos
destinados aos agravos com potencial de impacto endémico e as condi¢cdes de saude
caracterizadas como doencas negligenciadas, que estdo correlacionadas com a
precariedade das condi¢des socioecondmicas de um nicho especifico da sociedade. Os
medicamentos do elenco do Cesaf sdao financiados, adquiridos e distribuidos de forma
centralizada, pelo Ministério da Saude, cabendo aos demais entes da federag¢dao o
recebimento, o armazenamento e a distribuicdo dos medicamentos e insumos dos
programas considerados estratégicos para atendimento do SUS.

» Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica: este componente tem como
principal caracteristica a busca da garantia da integralidade do tratamento
medicamentoso, em nivel ambulatorial, de agravos cujas abordagens terapéuticas estao
estabelecidas em Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT). Estes PCDT
estabelecem quais sdao os medicamentos disponibilizados para o tratamento das patologias
contempladas e a instancia gestora responsdvel pelo seu financiamento. O Componente
Especializado da Assisténcia Farmacéutica (Ceaf) é uma estratégia de acesso a
medicamentos, no ambito do SUS, para doencas cronico-degenerativas, inclusive doencas
raras, e € caracterizado pela busca da garantia da integralidade do tratamento
medicamentoso, em nivel ambulatorial, cujas linhas de cuidado estdo definidas em
Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) publicados pelo Ministério da Saude.
Os medicamentos que constituem as linhas de cuidado para as doencas contempladas
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neste Componente estdo divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizacao distintas.

Considerag6es 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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