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NOTA TECNICA N2 0727/2025- NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. Solicitante: || G
1.2. Processo n25027476-96.2024.4.03.6100

1.3. Data da Solicitagdo: 12/02/2025

1.4. Data da Resposta: 20/02/2025

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 23/03/2023 —01 ano

2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Franco da Rocha/SP

2.4. Histdrico da doenca: Atrofia Muscular Espinhal (AME) do tipo | — CID: G12.0

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;

A negativa apresentada é do ente municipal, no entanto ndo é o ente responsavel
neste cenario.

(b) Impossibilidade de substituicdo por outro medicamento constante nas listas do
SUS e dos protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas;

N3ao.

(c) Comprovacgdo, 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
revisdo sistematica ou meta-andlise;

Sim.

(d) imprescindibilidade clinica do tratamento, comprovada mediante laudo médico
fundamentado, descrevendo inclusive qual o tratamento ja realizado;
Nao.

1. O medicamento requerido é o farmaco normalmente utilizado no tratamento da
doenca de que padece a autora (medicamento de escolha)? Hd quanto tempo o
medicamento passou a ser utilizado no tratamento da doenga de que padece a autora e
com que resultados?

R: O medicamento Zolgensma é uma das opgdes atualmente disponiveis para o tratamento
de criangas com AME tipo 1. Zolgensma (onasemnogeno abeparvoveque) comegou a ser
utilizado para o tratamento da Atrofia Muscular Espinhal (AME) tipo 1 no Brasil em
dezembro de 2022. O medicamento foi elaborado com a proposta de ser uma terapéutica
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curativa definitiva para a AME, haja vista que a crian¢a que possui a AME tipo 1 ndo possui
a copia do gene SMN1 (proteina neuro motora). Até o momento, os estudos vém
mostrando que o medicamento é capaz de melhorar a sobrevivéncia dos pacientes, reduzir
a necessidade de ventilagdo permanente para respirar e alcangar marcos de
desenvolvimento motores.

O medicamento nusinersena (Spinraza) foi estabelecido como eficaz para o tratamento de
pacientes com AME tipo 1 e teve parecer favoravel emitido pela CONITEC, sendo entao
adotado em ambito nacional.

Dois medicamentos sao considerados equivalentes farmacéuticos quando ambos possuem
o mesmo farmaco. O medicamento nusinersena (Spinraza) ndo é um equivalente
farmacéutico do medicamento onasemnogene abeparvovec (Zolgensma). Porém, ambos
sdo opc¢des de medicamentos desenvolvidos para o tratamento de pacientes com AME tipo
1. Ainda é incipiente a evidéncia de comparativa entre os dois medicamentos em questao.

2. 0 medicamento esta incorporado no SUS? Houve proposta de incorporagdo acolhida
pelo MS ou proposta de ndo incorporag¢do?

R: Segundo relatério de recomendacgdo preliminar de agosto/2022 que avaliou o uso de
onasemnogeno abeparvoveque para o tratamento de atrofia muscular espinhal (AME), os
membros da CONITEC deliberaram com recomendagdao preliminar ndo_ favoravel a
incorporagao no SUS do osanemnogeno abeparvoveque para o tratamento da AME, na
indicagao proposta, na 102 reunido extraordindria, no dia 17 de agosto de 2022. Como
justificativa, o Plendrio observou uma incerteza na eficacia comparativa da tecnologia em
pacientes maiores de 6 meses e na efetividade de longo prazo com pacientes migrando
para outras alternativas terapéuticas sem esclarecer se o motivo foi a falha no tratamento.
Também foram apontadas preocupacdes quanto a seguranca do medicamento, que
exigiria um acompanhamento proximo e estrito dos pacientes. Durante a 1152 Reunido
Ordindria, a Conitec avaliou informacbes adicionais sobre a tecnologia, solicitadas a
farmacéutica Novartis, e recomendou a incorporacdao do medicamento para o tratamento
de pacientes pediatricos até 6 meses de idade com AME do tipo | que estejam fora de
ventilacdo invasiva acima de 16 horas por dia, conforme protocolo estabelecido pelo
Ministério da Saude (MS) e Acordo de Compartilhamento de Risco. Tal decisao foi ratificada
pela PORTARIA SCTIE/MS N2 172, de 6 de dezembro de 2022. As areas técnicas terdo o
prazo maximo de 180 (cento e oitenta) dias para efetivar a oferta no SUS. Porém, recente
atualizacdo do PCDT para AME de maio de 2023 ndo incorporou tal medicamento.

3. 0 medicamento requerido é substituivel por outro ou outros fornecidos pelo SUS, com
eficiéncia equivalente?

R: As opgOes terapéuticas disponiveis SUS para tratamento da AME incluem terapias nao
medicamentosas multidisciplinares, incluindo medidas gerais de suporte com intervengdes
de fisioterapia, cuidados respiratorios, terapia nutricional suplementar, fonoaudiologia,
etc. Em abril de 2019, a CONITEC recomendou a incorpora¢ao do Nusinersena, nome
comercial Spinraza, para a AME tipo 1 subtipos B/C. O medicamento que atualmente é
utilizado no Brasil, portanto é o Spinraza (nusinersena). O nusinersena é um novo
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oligonucleotideo “antissense” que modula o corte do RNA pré-mensageiro do gene da
proteina 2 de sobrevivéncia do neurénio motor (SMN2);,2aumenta a producao de SMN2,
com efeito tempordrio de tal proteina, e por isso necessita de doses de manutenc¢do a cada
04 meses, assim, a crianga é submetida a aplicagdes de forma invasiva a cada 04 meses,
por meio de sedacdo e aplicacdo na medula (intratecal) por puncdo lombar geralmente em
centro cirurgico, para apenas controle da rdpida evolucdao, mas ndo tera curativo, apenas
com efeito relatado restrito no progresso em desenvolver controle do movimento da
cabeca, em rolar, sentar, engatinhar, ficar de pé e andar.

4. Havendo outros medicamentos fornecidos pelo SUS com eficiéncia semelhante, quais
as eventuais consequéncias negativas a saude da autora em razdo do uso do
medicamento intercambidvel, que poderiam ser evitadas pelo uso do pretendido?

R: Trata-se de doenga cronica degenerativa sem cura. As opgdes terapéuticas disponiveis
SUS para tratamento da AME incluem terapias nao medicamentosas multidisciplinares,
incluindo medidas gerais de suporte com intervencdes de fisioterapia, cuidados

respiratorios, terapia nutricional suplementar, fonoaudiologia, etc.

5. A aplicagao do medicamento deve ocorrer em ambiente hospitalar?
R: Sim.

6. O medicamento exige algum cuidado especial para o seu correto armazenamento?

R: Apenas os expostos na bula, conforme segue:

¢ O produto é transportado e fornecido congelado (< -60 °C) em frascos transparentes.

e Apds o recebimento, colocar o kit imediatamente em um refrigerador entre 2°C e 8°C.

e Zolgensma® é estdvel por até 14 dias apds o recebimento, quando armazenado entre 22C
e 82C.

e NAO RECONGELAR.

e Deve ser utilizado até 14 dias apds o recebimento. Apds descongelado, Zolgensma® deve
ser administrado assim que possivel. Apds preparo da seringa, deve ser infundido em até
8 horas. Descartar a seringa que contém o vetor se o medicamento nao for administrado
no periodo de 8 horas.

e Cada frasco é para uso unico.

7. O medicamento pleiteado é considerado experimental? Possui registro na ANVISA?
Desde quando? Se negativa a resposta, ha pedido de registro em andamento na ANVISA?
Desde quando? Se ndo estiver registrado na Anvisa, esta registrado em grandes agéncias
internacionais?

R: O medicamento Zolgensma possui registro na ANVISA, conforme Resolugao n2 3.061, de
14 de agosto de 2020. A autorizacdo foi dada em carater excepcional, o que implica a
realizacdo de estudos adicionais acerca de sua eficacia.

Devido as particularidades da doenga, do mecanismo de acao da droga e do seu custo, foi
estabelecido um termo de compromisso com a empresa produtora (Novartis), assegurando
“a realizacdo de estudos complementares de acompanhamento de pacientes brasileiros,
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melhorar a sobrevivéncia dos pacientes, reduzir a necessidade de ventilagdo permanente
para respirar e alcangar marcos de desenvolvimento motores. Entretanto, a sua aprovagao
se baseou em estudos de baixa qualidade metodoldgica, com pacientes que receberam o
tratamento antes dos 06 meses de vida, e sem grupo comparador, especialmente em
relagao ao principal medicamento disponivel para tratamento da AME no mercado, o
nusinersena. Essas limitacdes tornam incerta a avaliacdo da eficdcia e seguranca do
Zolgensma a longo prazo.

9. Outros esclarecimentos julgados pertinentes.
R: Discutido a seguir.
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