TRIBUNAL DE JUSTICA DE SAO PAULO
m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS
SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 4948/2023 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Origem: 32 Vara Federal de Santo André
1.3. Processo n2: 5004414-80.2023.4.03.6126
1.4. Data da Solicitagdo: 25/10/2023

1.5. Data da Resposta:07/11/2023

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 19/12/1986 — 36 anos

2.2 Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Histérico da doencga: Amiotrofia Espinhal Progressiva — CID10 G12.1 —sp

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

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

SPINRAZA 2,4AMG/ML

4.2. Principio Ativo: NUSINERSENA

4.3. Registro na ANVISA: 1699300080010

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

4.5. Descrever as opc¢des disponiveis no SUS/Salude Suplementar: nusinersena para AME
tipo | e Il (até 18 meses de idade); Risdiplam para tipo | e ll.

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

4.7. Recomendagbes da CONITEC: PCDT (Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas) de
outubro/2019, n2 492, recomenda o uso da medicacdo para o subtipo I. Os membros da
Conitec presentes na 52 Reunido Extraordinaria da Conitec, no dia 12 de maio de 2021,
deliberaram, por maioria simples, modificar parcialmente a recomendacgao final da 942
reunido ordindria. Tendo em vista o exposto na Audiéncia Publica n2 1/2021, os membros
da Conitec recomendaram a incorporag¢ao do nusinersena para o tratamento da atrofia
muscular espinhal 5q tipo Il, com diagndstico até os 18 meses de idade, conforme Protocolo
Clinico e Diretrizes Terapéuticas do Ministério da Saude; e pela ndo incorporacao do
nusinersena para tratamento da atrofia muscular espinhal 5q tipo lll. Foi assinado o
Registro de Deliberacdo n? 619/2021.

5. Discussao e Conclusao
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5.1. Evidéncias sobre a eficacia 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 produgao funcional da proteina SMN, a qual é fundamental ao
desenvolvimento e sobrevivéncia do neur6nio motor. Criangas com AME tipo 1
apresentam: paralisia flacida simétrica e grave com incapacidade de sustentagdo do tronco
e cabeca; dificuldade para chorar e sugar; fasciculagées da lingua; dificuldade para respirar
progressiva; deformidade progressiva da caixa toracica e dos membros devido a paralisia
da musculatura. Essas criancas requisitam suporte nutricional com sondas e gastrostomia,
além de suporte ventilatério com o uso de ventilacdo mecanica e aspiracdo 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 complicagGes respiratorias.

Por outro lado, pacientes com AME tipo 4 apresentam um curso clinico mais brando,
tendo melhor prognéstico 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 analise
pela CONITEC e elaboragao de PCDT direcionado a doenga.

A plataforma ClinicalTrials.gov (National Institute of Health) tem 33 estudos
registrados para pesquisa de nusinersen (Spinraza). Excluindo os resultados encontrados
com pesquisas em adultos ou em condicOes diferentes de AME ou que na verdade utilizam
outros medicamentos, nao foi identificado um ensaio clinico com dados publicados sobre
o uso de nusinersen em pacientes com AME tipo 3.

Ndo foram encontrados ensaios clinicos prospectivos, com o uso de nusinersen em
pacientes com AME tipo 3. Existem dados observacionais e/ou retrospectivos que sugerem
um pequeno ganho no desempenho neuromuscular desses pacientes. Esses ganhos sao
pequenos e inconsistentes dentre os diversos testes neuroldgicos aplicados.

AME ¢ uma doenca crbnica sem cura e com importante comprometimento da
funcionalidade e da qualidade de vida. Pacientes com AME tipo 4 apresentam um
progndstico melhor que aqueles com AME tipo 1 ou tipo 2, alcangcando a adolescéncia e
vida adulta. Por isso, a utilizacdo de desfechos como “ganho de sobrevida” ou “ganho de
qualidade de vida” seriam interessantes. Também ndo foram encontradas publicacées de
qualidade moderada ou alta que utilizem esses parametros.

5.3. Parecer
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() Favoravel
( X ) Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada:

Ndo existem dados de boa qualidade que assegurem o beneficio do medicamento
aos pacientes com AME tipo 4.

Apesar de soar razoavel que um medicamento que funciona em pacientes com AME
tipo 1 também funcione naqueles com AME tipo 4, isso ndo é uma afirmacao que possa ser
considerada cientificamente verdadeira. Como pacientes com AME tipo 1 apresentam
maior comprometimento/gravidade, um medicamento com potencial de beneficio tende
a se demonstrar mais eficaz justamente na parcela de pessoas com a doenca na forma mais
grave. Por vezes, quando o mesmo medicamento é testado em outros “espectros” da
mesma doenca, o beneficio ndo se sustenta. O elevado custo do medicamento afeta a sua
margem de custo-beneficio, conforme expresso na avaliacao de 2021 pela CONITEC.

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 6rgao ou comprometimento de funcao

(X ) NAO
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5.6. Outras Informacdes:

Considerag¢des NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento n3o é divulgada por motivo
de preservacao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP
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