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NOTA TECNICA N2 5785/2023 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1 solicitante: |
1.2. Origem: 132 Vara Civel Federal de Sao Paulo

1.3. Processo n?2: 5036292-04.2023.4.03.6100

1.4. Data da Solicitacdo: 13/12/2023

1.5. Data da Resposta: 19/12/2023

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 01/10/2012 — 11 anos

2.2 Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Histérico da doenca: Sindrome de Dravet e Sindrome do Espectro Autista — CID10
G40.0 e F84

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

4. Descricao da Tecnologia
4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO STIRIPENTOL
4.2. Principio Ativo: estiripentol

4.3. Registro na ANVISA: ndo ha registro
4.4. O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: ndo
4.5. Descrever as opgdes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: vide discussdo

5. Discussao e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e segurancga da tecnologia:

A sindrome de Dravet, antigamente conhecida como epilepsia mioclonica grave
infantil, representa sindrome genética rara que cursa com epilepsia e atraso de
desenvolvimento neuropsicomotor. Destaca-se que frequentemente a doenca é associada
a mutacdo do gene SCN1A - canal de sddio voltagem dependente alfa-1. A doenca pode
levar a 6bito por status epilético ou por morte subita relacionada a epilepsia.

O estiripentol (Diacomit) € um modulador alostérico do receptor gama-
aminobutirico A e deve ser usado como antiepiléptico em associa¢do a outras medicac¢des.
A medicacao é estudada desde o inicio do século XXI, no entanto sua aprovacao pelo 6rgao
de vigilancia estadounidense chamado Food and Drug Administration aconteceu somente
em 2018, sendo registrado como orfdao nos Estados Unidos da América.
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O SUS oferece uma série de anticonvulsivantes como: topiramato, clobazam e
valproato. Dada raridade da Sindrome de Dravet, o estiripentol ndo foi avaliado pela
ANVISA e portanto ndo incorporado a CONITEC, porém existem casos prévios no Brasil de
liberagdo da medicagdo para pacientes com essa condi¢cdo com crises refratarias mesmo
com combinacao de anticonvulsivantes disponiveis pelo SUS.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

Paciente do sexo masculino, 11 anos de idade, possui diagndstico de sindrome de
Dravet, tendo iniciado crises epilépticas aos 5 meses de idade. Fez uso de uma série
medicacdes: valproato de sddio, clonazepam, primidiona, fenobarbital, levetiracetam,
lorazepam, vigabatrina, gabapentina, lacosamida, lamotrigina, brometo de potassio,
perampanel, rufinamida e canabidiol. Paciente se encontra em uso atual de topiramato,
valproato e clobazam, porém as crises persistem, evoluindo inclusive com estado de mal
ou seja com crises persistentes. Paciente com indicacdo adequada da medicacido
estiripentol.

5.3. Parecer
( X) Favoravel
() Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada:

O paciente tem uma doenga que cursa com crises convulsivas graves, que ameagam sua
vida. Ha evidéncia suficiente para uso da medicacdo em pacientes com sindrome de Dravet.
E possivel, excepcionalmente, a concess3o judicial de medicamento sem registro sanitario,
em caso de mora irrazoavel da ANVISA em apreciar o pedido (prazo superior ao previsto na
Lei n2 13.411/2016), quando preenchidos trés requisitos:

(i) a existéncia de pedido de registro do medicamento no Brasil (salvo no caso de
medicamentos orfaos para doencas raras e ultrarraras);

(ii) a existéncia de registro do medicamento em renomadas agéncias de regulagdo no
exterior; e

(iii) a inexisténcia de substituto terapéutico com registro no Brasil.

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

() SIM, com risco de lesao de 6rgao ou comprometimento de func¢do

( )NAO
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5.6. Outras Informacgdes:

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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