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NOTA TECNICA N2 0842/2025- NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1 Soliciante: [
1.2. Processo n25001770-35.2021.4.03.6127

1.3. Data da Solicitagdo: 17/02/2025

1.4. Data da Resposta: 25/02/2025

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 16/08/2013 — 11 anos

2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Mogi-Guacu/SP

2.4. Histdrico da doenca: Distrofia Muscular Duchenne (CID G71)

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)
Manifestacdao 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;
Sim.

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

Nao.

(c) Comprovagdo, 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-analise;

N3ao.

(d) Imprescindibilidade clinica do tratamento, comprovada mediante laudo médico
fundamentado, descrevendo inclusive qual o tratamento ja realizado;
N3ao.
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4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Medicamento

Principio Ativo

Registro na
ANVISA

Disponivel no
Sus?

Opgoes disponiveis no SUS

Existe Genérico
ou Similar?

250MG

TRANSLARNA - ATALURENO

atalureno

1577000010028

1000MG

TRANSLARNA - ATALURENO

atalureno

1577000010036

corticosteroides (prednisona e fosfato sddico de
prednisolona), com a finalidade de retardar a progressdo
da perda de forga e fungdo da musculatura esquelética,
inibidores da enzima de conversdao da angiotensina
(captopril, maleato de enalapril, succinato e tartarato de
metoprolol), os betabloqueadores (atenolol, cloridrato de
dobutamina e cloridrato de propranolol), os diuréticos
(acetazolamida, espironolactona e furosemida) e os
anticoagulantes (heparina sddica e varfarina sddica), para
auxiliar na fungao cardiovascular,

antagonista dos receptores histaminicos H2 (cloridrato de
ranitidina), para os pacientes com refluxo gastroesofagico,
(Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica)

nao

nao

Medicamento

Marca Comercial

Laboratoério

Apresentagao

Pregco Maximo de

Dose diaria
venda ao Governo

Custo Anual

1 saqueta de 250 mg diluida em

50 ml de 4gua, a noite.

TRANSLARNA PTC FARMACEUTICA DO 250 MG GRAN SUS OR CT 30 ; ~
250 MG TRANSLARNA BRASIL LTDA. ENV AL RS 31.548,21 30 mlde a'gya pela manha e no RS 757.157,04
horario do almogo.
TRANSLARNA PTC FARMACEUTICA DO 1000 MG GRAN SUS OR CT 30 1 saqueta de 1000mg diluida em
1000 MG TRANSLARNA BRASIL LTDA. ENV AL RS 126.193,37 RS 1.514.320,44

CUSTO TOTAL ANUAL - PREGO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO

RS 2.271.477,48

MEDICO PRESCRITOR

SAUDE SUPLEMENTAR
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4.2. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos CMED/Anvisa - Referéncia fevereiro/2025.
4.3. Recomendac¢des da CONITEC: N3do foi avaliado pela CONITEC o uso do atalureno para incorporacdo pelo SUS. A CONITEC publicou documento,

em dezembro de 2018, citando-o no rol de monitoramento do horizonte tecnolégico, com possibilidade de melhora apenas de alguns sintomas da
doenga.
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5. Discussao e Conclusao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

A distrofia muscular de Duchenne (DMD) é uma doenca hereditéria, de carater
recessivo, ligada ao cromossomo X - portanto afeta mais os individuos do sexo masculino.
Sua manifestacdo clinica pode ser de atividade motora levemente atrasada até quadros
mais graves, embora a maioria seja incapaz de correr e pular adequadamente devido a
fragueza muscular. O diagndstico geralmente ocorre proximo aos 5 anos de idade, quando
sua capacidade fisica diverge do esperado para essa faixa etdria. Ocorrem também
complicagdes respiratorias, ortopédicas e cardiacas. A DMD é resultado de varias mutacdes
(especialmente dele¢bes) no gene que codifica a proteina distrofina, o gene DMD. Essas
mutacdes levam a auséncia da producdo ou producdo defeituosa da proteina distrofina,
resultando em degeneracdao muscular progressiva. Em geral, ocorre perda de deambulacdo
independente por volta dos 13 anos de idade.

O diagnostico de DMD é baseado no quadro clinico do paciente, na histdria familiar
e também em exames complementares, tais como bioquimicos, genéticos ou bidpsia
muscular. O diagndéstico molecular envolve o sequenciamento dos 79 éxons do gene DMD
identificar muta¢des. Exons s3o sequéncias de DNA a serem transcritas e traduzidas
durante a producao de proteinas. A deplecdo de um ou mais éxons resulta na auséncia da
produgdo ou produgdo de proteina inativa ou menos ativa que o esperado.

Dentre os possiveis medicamentos disponibilizados pelo SUS para o tratamento
sintomatico das manifestacdes da DMD, encontram-se os corticosteroides (prednisona e
fosfato sédico de prednisolona), com a finalidade de retardar a progressao da perda de
forca e funcdao da musculatura esquelética; os inibidores da enzima de conversao da
angiotensina (captopril, maleato de enalapril, succinato e tartarato de metoprolol), os
betabloqueadores (atenolol, cloridrato de dobutamina e cloridrato de propranolol), os
diuréticos (acetazolamida, espironolactona e furosemida) e os anticoagulantes (heparina
sodica e varfarina sddica), para auxiliar na funcdo 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 drteses, cadeiras de rodas e ventiladores
mecanicos para uso em domicilio.

O atalureno permite a leitura ribossémica do RNAm que contém um cddon de
parada prematuro (que ocasiona a doenca ao terminar a tradu¢do antes de ser gerada uma
proteina de comprimento completo), o que resulta na producao de uma proteina de
comprimento completo. A atividade de atalureno é seletiva para a leitura do cédon de
terminagao prematura, sem afetar os cédons de termina¢dao normal; acredita-se que esta
seletividade é resultante de diferencas na estrutura do RNAm e no ambiente na
proximidade de um cdédon de terminagao normal versus um cédon de terminagao
prematura.

Bushby et al (2014) conduziram um ECR, de fase Ilb, multicéntrico, duplo-cego,
comparando a eficacia e a seguranca de ataluren com placebo, em pacientes com distrofia
muscular de Duchenne. Foram incluidos 174 pacientes do sexo masculino, com idade igual
ou superior a cinco anos, dos quais 57 foram direcionados para placebo, 57 para ataluren
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Ensaio clinico de fase 3, randomizado, multicéntrico, duplo-cego, controlado por
placebo que avaliou eficdcia e seguranca do atalureno. Realizado em 230 pacientes de 7 a
16 anos de idade, portadores da distrofia muscular de Duchenne com mutag¢do sem sentido
confirmada por exame genético. O principal desfecho foi a capacidade do atalureno
retardar a progressdo da doenca, avaliado pela diferenca entre a distancia percorrida no
teste de caminhada de 6 minutos (TC6M) no dia da triagem e apds 48 semanas de
tratamento. Resultados: atalureno 40 mg/Kg/dia x placebo: Tempo para subir 4 degraus =
-1,4s (p=0,058); Tempo para descer 4 degraus =-2,0s (p = 0,012); Correr/andar 10 m: -1,1
s(p=0,117).

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
Reduzir as incapacidades, prevenir complicagdes, prolongar a mobilidade e
melhorar a qualidade de vida.

5.3. Parecer
() Favoravel
( x ) Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada:

A medicagao pleiteada é uma droga ainda pouco estudada. Diante das evidéncias
atuais, ndo ha avaliagao da funcao pulmonar ou cardiaca, pontos extremamente relevantes
na evolucao da doencga. Apesar do possivel beneficio marginal apontado pela terapéutica,
ndo parece um medicamento fundamental ao tratamento da doenca em questdao, nao
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