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NOTA TECNICA N2 0675/2025- NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante |

1.2. Processo n2 5002392-12.2023.4.03.6106
1.3. Data da Solicitagdo: 11/02/2025
1.4. Data da Resposta: 14/02/2025

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 21/07/2021 - 03 anos

2.2 Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: Dourados/MS

2.4. Histdrico da doenca: Acondroplasia — Nanismo — CID Q77.4

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

Manifestacdo acerca do preenchimento dos requisitos estipulados no item 2 das teses

fixadas no Tema n2 06 do E. STF. Quais sejam:

(a) Negativa do fornecimento do medicamento na via administrativa;

N3ao apresentada.

(b) Impossibilidade de substituicdo por outro medicamento constante nas listas do

(c)

SUS e dos protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas;
N3o ha outros medicamentos aprovados para o tratamento da doenca.

comprovagao, a luz da medicina baseada em evidéncias, da eficacia, acuracia,
efetividade e seguranga do farmaco, necessariamente respaldadas por evidéncias
cientificas de alto nivel, ou seja, unicamente ensaios clinicos randomizados e
revisdo sistematica ou meta-analise;

Trata-se da primeira medicacdo aprovada para o tratamento da acondroplasia e as

perspectivas com o uso da medicagdo sdao promissoras (Savarirayan, 2022; Brasil,
2022), entretanto ndo ha ainda clareza acerca do tempo durante o qual ela deva ser
utilizada e quais seus efeitos a longo prazo sobre o crescimento esquelético,
proporc¢cdes corporais e funcionalidade, bem como como o tratamento pode
melhorar as complicacbes médicas relacionadas a acondroplasia. A CONITEC
avaliou a medicagcdo como monitorizacdo do horizonte terapéutico e concluiu que
na perspectiva do Sistema Unico de Sadde (SUS), o tratamento com vosoritida é
considerado de altissimo custo, tendo em vista a quantidade de frascos necessarios
para o tratamento anual de cada paciente; os pacientes que participaram do estudo
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ainda ndo atingiram a altura adulta maxima, para que se comprovem a eficacia do
tratamento. Existe a necessidade de diretrizes clinicas que guiem o tratamento
(Semler, 2024).

(d) imprescindibilidade clinica do tratamento, comprovada mediante laudo
médico fundamentado, descrevendo inclusive qual o tratamento ja realizado;
Descrito acima.
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4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Existe
Medicamento Principio Ativo Registro na Disponivel Opgdes disponiveis no SUS Genérico
ANVISA no SUS? ou
Similar?
- Controle de peso, com abordagem multidisciplinar,
- Controle e prevengdo de otite média — também multidisciplinar,
coordenado por médicos otorrinolaringologistas, é fundamental para
prevenir alteragdes de fala e audicao;
Voxzogo (Vosoritica) 0,4mg vosoritida 1733300050018 niao - Tratamento da apneia do sono — com medidas comportamentais e nio
possivelmente com abordagens otorrinolaringoldgicas;
- Arqueamento das pernas — necessdria terapia fisica e dérteses,
- Intervengdo neurocirurgica para estenose medular e compressdo
cervico-medular.
Marca Prego Maximo
Medicamento R Laboratoério Apresentagao de venda ao Prescricao Médica Custo Anual
Comercial
Governo
Voxzogo (Vosoritica)
0,4 MG PO LIOF SOLINJSCCT 10 FA 0,4mg — Reconstituir 1
N VOXZOGO BIOMAE{IN BRASIL VD TRANS + 10 SER PREENC VD RS 33.110,59 frasclo—ampol_a _emIO.SmI
Voxzogo (Vosoritida) FARMACEUTICALTDA | TRANSDILX 0,5 ML+ 10AGU + 10 de dgua para injetdvel e R$1.191.981,24
SER aplicar 0.3ml dessa
solugdo, via subcutanea 1
vez ao dia todos os dias.

CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO

MEDICO PRESCRITOR

SAUDE SUPLEMENTAR
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4.2. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos CMED/Anvisa - Referéncia janeiro/2025.

4.3. Recomendacdes da CONITEC: Avaliado como monitorizacdo do horizonte terapéutico (Brasilia, 2022), com a seguinte conclusdo:
Os resultados disponiveis, até a ultima atualizacdo deste alerta, foram promissores e subsidiaram o registro da vosoritida em varios
paises, inclusive no Brasil. Mas é importante destacar que devido a variabilidade do crescimento e ao menor pico de crescimento
durante a puberdade, em crian¢as com acondroplaisa, os efeitos a longo prazo da vosoritida sé serdo conhecidos quando as criangas
atingirem a altura adulta final.
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base até 52 semanas em comparag¢do com o grupo placebo (diferenca média ajustada 1,57
cm/ano; IC 95% 1,22-1,93). No Brasil, a ANVISA o aprovou em novembro de 2021 para o
tratamento de acondroplasia em pacientes a partir de 2 anos de idade e cujas epifises ndao
estao fechadas. O diagndstico de acondroplasia deve ser confirmado por teste genético
apropriado. A agéncia europeia de medicamentos também o aprova para criancas acima
de 2 anos.

- Cirurgias de alongamentos de membros — sdo bastante controversas e ndo devem
ser indicadas rotineiramente

- Controle de peso, com abordagem multidisciplinar, disponivel no SUS

- Controle e prevencao de otite média — também multidisciplinar, coordenado por
médicos otorrinolaringologistas, é fundamental para prevenir alteragGes de fala e audicdo;
disponivel no SUS

- Tratamento da apneia do sono — com medidas comportamentais e possivelmente
com abordagens otorrinolaringoldgicas. Disponivel no SUS

- Arqueamento das pernas — necessaria terapia fisica e érteses, disponiveis no SUS
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