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NOTA TECNICA N2 1177/2022- NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Origem: 12 Vara Federal de Osasco — TRF3

1.3. Processo n2: 5003404-57.2021.4.03.6130
1.4. Data da Solicitagdo: 03/06/2022
1.5. Data da Resposta: 14/06/2022

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 12/09/2009 — 13 anos

2.2. Sexo: masculino

2.3. Cidade/UF: Osasco - SP

2.4. Histdrico da doenca: Distrofia Muscular de Duchenne. Inicio dos sintomas aos 18

meses de idade com quedas frequentes. G71.0

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

1. O medicamento solicitado, é o farmaco normalmente utilizado no tratamento da
doenca de que padece o autor?

a. Ha quanto tempo ele foi incorporado a terapéutica da doenga do autor?

b. Integra a lista do SUS de medicamentos fornecidos, observados os critérios
de universalidade e isonomia?

c. Juntar Relatério relativo a Incorporagao desse medicamento. Caso nao
esteja incorporado, ja houve recomendac¢do da CONITEC para incorporar ou
para ndo incorporar. Comentar a decisao

Resposta: O medicamento tem aprovacao de comercializagdo pelo FDA, mas ndo pela
agéncia europeia ou pela ANVISA. Portanto, o medicamento ndo consta no SUS e nao foi

encontrado parecer da CONITEC sobre ele.
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No documento intitulado “monitoramento do horizonte tecnolégico”, a CONITEC avalia
o medicamento e ressalta que:

“Os quatro oligbmeros fosforodiamidato morfolino que receberam aprovagdo acelerada
da FDA para o tratamento de DMD apresentaram aumento da producao de distrofina e
parecem ser bem tolerados. No entanto, conforme previsto no Programa de Aprovacao
Acelerada da FDA, a continuagdo das aprovacoes depende da verificagcao de um beneficio

clinico em ensaios de confirmagao.”

2. O medicamento solicitado é substituivel por outro ou outros farmacos pelo SUS,
com eficiéncia equivalente?

Resposta; Ndo ha um medicamento equivalente disponivel no SUS.

3. Havendo outros medicamentos fornecidos pelo SUS com eficiéncia semelhante,
guais as eventuais consequéncias negativas a saude do autor em razao do uso do
medicamento intercambiavel, que poderiam ser evitadas pelo uso do pretendido?

Resposta: O paciente possui doenga crdnica relacionada com muta¢do genética e de

curso clinico desfavoravel independentemente do tratamento estabelecido.

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: Medicamento — Eteplirsen 500mg/10ml

4.2. Principio Ativo: ETEPLIRSEN

4.3. Registro na ANVISA: Nao

4.4. 0 produto/procedimento/medicamento estd disponivel no SUS: Nao

4.5. Descrever as opc¢des disponiveis no SUS/Saude Suplementar: Dentre os possiveis
medicamentos disponibilizados pelo SUS para o tratamento sintomatico das manifestagdes
da DMD, encontram-se os corticosteroides (prednisona e fosfato sédico de prednisolona),
com a finalidade de retardar a progressdo da perda de forca e funcdo da musculatura
esquelética; os inibidores da enzima de conversao da angiotensina (captopril, maleato de

enalapril, succinato e tartarato de metoprolol), os betabloqueadores (atenolol, cloridrato
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de dobutamina e cloridrato de propranolol), os diuréticos (acetazolamida, espironolactona
e furosemida) e os anticoagulantes (heparina sddica e varfarina sddica), para auxiliar na
fungdo cardiovascular, e o antagonista dos receptores histaminicos H2 (cloridrato de
ranitidina), para os pacientes com refluxo gastroesofagico, por meio do Componente
Basico da Assisténcia Farmacéutica Terapias de suporte como fisioterapia, fornecimento
de orteses, cadeiras de rodas e ventiladores mecanicos para uso em domicilio

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

4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominagao genérica: ETEPLIRSEN

4.7.2. Laboratério: SAREPTA THERAPEUTICS

4.7.3. Marca comercial: EXONDYS 51

4.7.3. Apresentagao:

50 MG/ML SOL INJ IV CT FAVD TRANS X 2 ML

50 MG/ML SOL INJ IV CT FAVD TRANS X 10 ML

4.7.4. Preco maximo de venda ao Governo: nao adquirido

4.7.5. Preco maximo de venda ao Consumidor:

2 milliliters: USS 1,694.30

10 milliliters: USS 8,433.50

4.8. Fonte do custo da tecnologia: Disponivel em https://www.drugs.com/price-
guide/exondys-51. Consulta em 14/06/2022.

4.9. Recomendag¢des da CONITEC: Nao avaliado

5. Discussdo e Conclusdo

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

Para a elaboracdo deste parecer foram pesquisadas publicagdes originais na base
de dados PubMed e ClinicalTrials. As referéncias bibliograficas dos artigos também foram
pesquisadas para que outras publicagdes originais clinicas fossem encontradas.

Metanalises e revisoes sistematicas também foram utilizadas.
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A plataforma ClinicalTrials.gov permite o cadastro de ensaios clinicos que estao
sendo planejados e realizados em todo o mundo. A procura pelos termos “Duchenne” e
“Eteplirsen” encontrou 11 resultados na plataforma.

Desses 11 resultados: 1 estudo esta cadastrado como “Enroling by invitation”; 1
estudo esta cadastrado como “Active, not recruiting”; os demais estao classificados como
“Completed”. As pdaginas dos 2 estudos ainda ndo completados também foram acessadas

em busca por referéncias para elaborag¢ao desse documento.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

Os estudos realizados incluem pacientes com DMD em diferentes idades pediatricas
e com pesquisa genética confirmando as dele¢des dos éxons 48 a 50. Apesar disso,
diferentes desfechos e tempos de seguimento foram utilizados, e os tamanhos amostrais
foram muito pequenos — totalizando cerca de 100 pacientes.

Os ensaios clinicos ndo permitem compreender a eficdcia do medicamento na

funcionalidade, tempo de sobrevida, impacto na qualidade de vida ou custo-efetividade.

5.3. Parecer
() Favoravel

( X ) Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada:
O medicamento foi pouco estudado e ha grande grau de incerteza sobre seu papel
em parametros clinicos de ganho de funcionalidade, tempo de sobrevida ou impacto na

gualidade de vida.

Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme definicdo de urgéncia e emergéncia do CFM?
() SIM, com potencial risco de vida
() SIM, com risco de lesdo de 6rgao ou comprometimento de funcéo

( X ) NAO
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5.6. Outras Informacoes:
ConsideragGes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento ndo é divulgada por motivo
de preservagao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP
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