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NOTA TECNICA N2 0170/2025 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. Solicitante: G
1.2. Processo n2: 5005881-96.2024.4.03.6114

1.3. Data da Solicitagdo: 19/12/2024

1.4. Data da Resposta: 30/01/2025

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 29/05/2024 - 0 ano

2.2 Sexo: M

2.3. Cidade/UF: S&o Bernardo do Campo/SP

2.4. Histérico da doenga: Atrofia Muscular Espinhal Tipo | (CID 10: G12.1)

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)
Tema 6 do STF

1. Negativa do fornecimento do medicamento na via administrativa—( ) SIM (x ) NAO

2. Impossibilidade de substituicao por outro medicamento constante nas listas do SUS e
dos protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas ( ) SIM ( x ) NAO

3. Comprovacao, a luz da medicina baseada em evidéncias, da eficacia, acuracia,
efetividade e seguranca do farmaco, necessariamente respaldadas por evidéncias
cientificas de alto nivel, ou seja, unicamente ensaios clinicos randomizados e revisao
sistematica ou meta-analise ( ) SIM (x) NAO

4. Imprescindibilidade clinica do tratamento, comprovada mediante laudo médico
fundamentado, descrevendo inclusive qual o tratamento ja realizado
( )SIM (x)NAO

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: Medicamento ZOLGENSMA( (onasemnogene abeparvovec-xioi)
2,0 x 103 vector genomes/mL — kit para 5.5kg de peso

Posologia - Infundir em seringa com bomba de infusdo em 60 minutos

4.2. Principio Ativo: onasemnogene abeparvovec-xioi

4.3. Registro na ANVISA: Sim, ha registro, conforme Resolugdo N2 3.061, de 14 de agosto
De 2020. A autorizacdo foi dada em carater excepcional, o que implica a necessidade da
realizacdo de estudos adicionais acerca de sua eficacia.

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

4.5. Descrever as op¢oes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: O Protocolo Clinico e
Diretrizes Terapéuticas (PCDT) para AME 5q tipo 1, publicado em outubro de 2019 pelo
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Ministério da Saude, prevé o uso do medicamento Nusinersena para tratamento da doenca
no ambito do SUS.

4.6 Preco maximo de venda ao Governo (ICMS 0%): ONASEMNOGENO ABEPARVOVEQUE
2,0X10E13 GV/ML SUS INJ CT 2 FA PLAS TRANS X 8,3ML — RS 6.232.257.93

4.7. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos da ANVISA/CMED. Referéncia
janeiro/2025.

Disponivel em: https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/medicamentos/cmed/precos
4.8. Recomendagdes da CONITEC: Ndo consta, até o presente momento, solicitacdo de
incorporagdao do medicamento para tratamento da doenga que acomete a parte autora no
ambito do Sistema Unico de Saude.

5. Discussdo e Conclusao

A atrofia muscular espinhal (AME) é uma doenca rara e grave causada pela alteracdo
do gene que codifica a proteina SMN (survival motor neuron), molécula necessaria para a
sobrevivéncia do neurénio motor, responsavel pelo controle do movimento muscular.

A AME causa fraqueza, hipotonia, atrofia e paralisia muscular progressiva. Possui
incidéncia mundial aproximada de 1:10.000 nascidos vivos, dos quais cerca de 45% a 60%
dos casos sao AME do tipo 1, forma mais grave da doenca, sendo a principal causa de
mortalidade infantil decorrente de uma doenca monogenética. Clinicamente, a sua
patogenia se manifesta por alteragdes no DNA, no locus do gene de sobrevivéncia do
neurdénio motor, localizado no cromossomo.

Os genes de sobrevivéncia do neurénio motor SMN1 e SMN2 s3o responsaveis pela
sintese de uma proteina fundamental para a manutencdo dos neurdonios motores. A falta
da proteina SMN resulta em degeneracao e perda progressiva da funcao desses neuronios,
o que desencadeia todos os sinais e sintomas da doenca.

Os individuos com AME ndo tém um gene SMN1 que funcione normalmente e, por
isso, dependem do gene SMN2; esse gene, porém, é ineficiente na producdo de uma
proteina SMN totalmente funcional, necessaria para a sobrevivéncia do neuronio motor. O
numero de cépias do gene SMN2 é inversamente relacionado ao espectro fenotipico de
gravidade clinica.

Criangas com AME tipo 1 apresentam: paralisia flacida simétrica e grave com
incapacidade de sustenta¢dao do tronco e cabeca; dificuldade para chorar e sugar;
fasciculagcbes da lingua; dificuldade para respirar progressiva; deformidade progressiva da
caixa toracica e dos membros devido a paralisia da musculatura. Essas criangas requisitam
suporte nutricional com sondas e gastrostomia, além de suporte ventilatério com o uso de
ventilagdo mecanica e aspiracdo de liquidos e residuos presentes na faringe. Algumas
criancas apresentam uma sobrevida mais longa, mas espera-se que a maioria faleca até os
dois anos de idade por complicagdes respiratorias.

As opcoes terapéuticas disponiveis SUS para tratamento da AME incluem terapias
nao medicamentosas multidisciplinares, como medidas gerais de suporte com
intervencdes de fisioterapia, cuidados respiratdrios, terapia nutricional suplementar,
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oferta no SUS. Porém, recente atualizacdo do PCDI para AME de maio de 2023 nao
incorporou tal medicamento.

Zolgensma
O Zolgensma é um produto de terapia génica usado para o tratamento da atrofia

muscular espinhal (AME), uma doenca rara e grave, causada pela alteracdo do gene que
codifica a proteina SMN, molécula necessaria para a sobrevivéncia do neurénio motor,
responsavel pelo controle do movimento muscular. Desenvolvido por engenharia genética,
é um produto de terapia avancada, do tipo terapia génica, composto por um vetor viral que
carrega uma copia funcional do gene humano responsavel pela produgdo da proteina SMN,
capaz de restaurar a fungdo do neurdénio motor no organismo dos pacientes.
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