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NOTA TECNICA N2 0954/2026 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Processo n2 5000965-61.2025.4.03.6703
1.3. Data da Solicitagdo: 29/01/2026

1.4. Data da Resposta: 30/03/2026

1.5. Requerida: SAUDE PUBLICA

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 27/08/1987 — 38 anos

2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Histérico da doenca:

Disturbios do depdsito de lipides (xantomatose cerebrotendinosa) — CID E75.5

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)
“Isto posto, indefiro o pedido de tutela pleiteado pela parte autora.

No mais, apresentado o formuldrio natjus, a secretaria para solicitagdo de nota técnica.
Ainda, cite-se a Unido, e exclua-se o Estado de SP.”

1. Caso o medicamento seja incorporado, a parte autora se enquadra integralmente na
hipdtese de incorporagdo?

N3o estd incorporado.

2. Caso haja manifestagdo contrdria da CONITEC para incorporagéio, a parte autora
apresentou evidéncias cientificas de alto nivel decorrentes de estudos posteriores a
avaliagdo pelo érgdo?

Nao ha avaliacdo pela Conitec.

3. A parte autora esgotou todo o PCDT? Esgotou todas as alternativas disponiveis no SUS?
Nado ha PCDT pois se trata de doenca rara.

4. Quais sdo todas as indicacoes terapéuticas aprovadas pela ANVISA para o
medicamento pretendido?

N3o ha aprovacdo pela Anvisa.

5. A indicagdo especifica para [CID da parte autora] consta como uso
aprovado/autorizado pela ANVISA para o medicamento pleiteado?

Nao ha aprovacgao pela Anvisa.

Caso a indicagdio ndo esteja aprovada, trata-se de uso off-label do medicamento?

Sim.
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7. Existem ensaios clinicos randomizados de qualidade metodoldgica adequada (Fase lll,
duplo-cego, controlados) que demonstrem a eficdcia e sequranca do medicamento
especificamente para o quadro da parte autora?

N3o existem ensaios clinicos randomizados, duplo-cegos, controlados de fase Il especificos
para 4acido célico em CTX. A evidéncia disponivel é baseada em estudos observacionais,
séries de casos e revisdes sistematicas.

8. Os estudos disponiveis demonstram:

a) Superioridade em relagéio as opgoes disponiveis no SUS?

N3o ha evidéncia de superioridade do acido cdlico em relacdo ao CDCA, que é o padrdo
SUS; ambos apresentam eficacia semelhante, mas o acido cdlico tem menos efeitos
adversos

b) Ganho de sobrevida global estatisticamente significativo?

Nao ha demonstracao de melhora estatisticamente significativa em sobrevida global.

¢) Ganho de sobrevida livre de progresséo?

N3ao ha dados robustos sobre sobrevida livre de progressao.

d) Melhora de qualidade de vida mensurdvel?

Ha relatos de estabilizagdo clinica e melhora de sintomas, mas sem mensuragao formal de
qualidade de vida em estudos controlados.

9. 0 esquema proposto estda em conformidade com:

a) Protocolos internacionais reconhecidos?

Sim, estd alinhado com protocolos internacionais, que recomendam acido célico em casos
de intolerancia ao CDCA

b) Bula aprovada pela ANVISA?

Nao.

c) Literatura cientifica de qualidade?

Nao ha ensaios clinicos randomizados de fase Il comparando acido cdlico e CDCA

10. Qual a taxa de sobrevida global do medicamento pretendido em relagéo aos demais
tratamentos disponiveis no SUS?

Ndo ha dados comparativos robustos de sobrevida global entre acido célico e CDCA.
Estudos sugerem estabilizagdo clinica, especialmente quando o tratamento é iniciado
precocemente, mas ndao ha nimeros absolutos de sobrevida.

11. Qual a taxa de sobrevida global do medicamento em relagdo aos demais tratamentos
ja realizados pela parte autora?”.

Ndo ha dados comparativos robustos de sobrevida global entre acido célico e CDCA.
Estudos sugerem estabilizacdo clinica, especialmente quando o tratamento é iniciado
precocemente, mas ndo ha nimeros absolutos de sobrevida.
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4. Descricdo da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Existe Genérico ou

Medicamento Principio Ativo ReAg'ils\i;:::a Disp:sisv;l ne Opgdes disponiveis no SUS / Informagdes sobre o financiamento Similar?
ORPHACOL 50mg AcIDO cOLIco NAO NAO Acido quenodesoxicélico (quenodiol; CDCA) NAO
ORPHACOL 250mg ACIDO cOLICO NAO NAO Acido quenodesoxicélico (quenodiol; CDCA) NAO
Medicamento Marca Comercial Laboratério Apresentacdo PMVG Dose Custo Anual*
ORPHACOL 50mg ORPHACOL LABORATOIRES CTRS MEDICAMENTO IMPORTADO (1) 04 cp. ao dia (1)
ORPHACOL 250mg ORPHACOL LABORATOIRES CTRS MEDICAMENTO IMPORTADO (1) 04 cp. ao dia (1)
CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO (1)

* Cdlculo anual somente para medicamentos ndo incorporados na politica publica do SUS, mas com registro na ANVISA, conforme Tema de Repercussdo Geral n2 1234.
(1) — Orphacol: Medicamento importado, ndo hd registro na ANVISA com o principio ativo “dcido célico”. Considerado medicamento 6rfao.

4.2. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos CMED/Anvisa - Referéncia mar¢o/2026.

4.3. Recomendagdes da CONITEC: ( ) RECOMENDADO ( ) NAO RECOMENDADO (X ) NAO AVALIADO

@ WWW.TISP.JUS.BR

vyEho@oPg tise




: TRIBUNAL DE JUSTICA DE SAO PAULO
m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS
B [SE— SGP 5 — Diretoria da Saude

5. Discussao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia

A xantomatose cerebrotendinosa (CTX; OMIM 213700) é uma doenca autossdmica
recessiva de armazenamento de lipidios causada pela interrupcao da sintese de acidos
biliares, descrita pela primeira vez em 1937. A deficiéncia da enzima esterol 27-hidroxilase
causa o acumulo de colesterol e colestanol em praticamente todos os tecidos. O depdsito
de gordura leva a formacao de xantomas, nddulos e placas no sistema nervoso central,
olhos, tenddes, pele, pulmdes e 0ssos.

A CTX faz parte de um grupo de disturbios neurolégicos, coletivamente denominados
leucodistrofias, que afetam predominantemente a substancia branca do sistema nervoso
central. Esses disturbios sdo causados por defeitos na sintese ou manutenc¢ao da bainha de
mielina que isola os nervos.

As principais caracteristicas neuroldgicas da CTX sdo ataxia cerebelar, sinais piramidais
e declinio intelectual. Uma ou mais dessas caracteristicas geralmente se manifestam no
final da infancia ou inicio da idade adulta. A sindrome é lentamente progressiva e, embora
ndo haja cura, seu curso pode ser alterado com tratamento.

O principal tratamento para a xantomatose cerebrotendinosa (CTX) é o &cido
quenodesoxicdlico (quenodiol; CDCA). As terapias sintomaticas sdo fundamentais para o
manejo da doenca. Em 1975, demonstrou-se que o acido quenodesoxicdlico (quenodiol;
CDCA) diminui a sintese de colestanol. O CDCA ¢é o tratamento de escolha para a CTX
porque pode estabilizar ou possivelmente reverter alguns dos sintomas associados. Em vez
de esperar pelo aparecimento de sintomas, o tratamento ao nascimento ou no momento
do diagndstico é recomendado por especialistas na doenca.

O tratamento com acido célico é reservado para pacientes com intolerancia ao CDCA.
Embora o 4cido célico tenha sido usado como tratamento para CTX em alguns casos, dados
de alta qualidade sobre eficdcia e seguranca a longo prazo ndo estdo disponiveis. O acido

colico é aprovado pela Food and Drug Administration (FDA) dos EUA para o tratamento de
disturbios dos acidos biliares causados por defeitos em um Unico acido. Os acidos biliares
na CTX ndo podem ser degradados em CDCA e 4cido célico na auséncia de CYP27A1;
portanto, espera-se que a administracdo exdgena de acido célico resulte em diminuicdo do
acumulo de colestanol por meio de inibicao por retroalimentagao. Observe que pacientes
com CTX apresentam niveis relativamente normais de acido célico devido a uma via
enzimatica diferente.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia
Diminuicao do acumulo de colestanol por meio de inibicao por retroalimentagao.

6. Conclusdo
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6.1. Parecer
() Favoravel
( X') Desfavoravel

6.2. Conclusdo Justificada

O tratamento com acido célico é reservado para pacientes com intolerancia ao CDCA
— 0 que nado estd claro no relatério. Embora o acido célico tenha sido usado como
tratamento para CTX em alguns casos, dados de alta qualidade sobre eficacia e seguranca
a longo prazo nao estdo disponiveis.

O tratamento consiste em medicamento de alto custo ndo disponivel no Brasil e ndo
aprovado pela agéncia reguladora nacional. Nesses casos a autorizacdo de importagao
pode ser concedida considerando uso compassivo — mas antes devem ser esgotadas as
possibilidades disponiveis, como utilizar CDCA.

Portanto este NATJUS manifesta-se DESFAVORAVEL a demanda.

Justifica-se a alegagao de urgéncia, conforme defini¢do de urgéncia e emergéncia do CFM?
() SIM, com potencial risco de vida

() SIM, com risco de lesdo de 6rgao ou comprometimento de fungao

(X)NAO
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8. Outras Informacdes — conceitos

ANS - Agéncia Nacional de Saude Suplementar
A ANS é a agéncia reguladora do setor de planos de satude do Brasil. Tem por finalidade

institucional promover a defesa do interesse publico na assisténcia suplementar a salde,

regulando as operadoras setoriais, contribuindo para o desenvolvimento das acdes de

saude no pais.

ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitdria

A ANVISA é uma agéncia reguladora vinculada ao Ministério da Saude e sua finalidade é
fiscalizar a producdo e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitdria como
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medicamentos, agrotdxicos e cosméticos. A agéncia também é responsdvel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC — Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no Sistema Unico de Saude.
A CONITEC é um drgao colegiado de carater permanente do Ministério da Salude, que tem
como funcdo essencial assessorar na defini¢io das tecnologias do SUS. E responsével pela
avaliacdo de evidéncias cientificas sobre a avaliacdao econdémica, custo-efetividade, eficacia,
a acurdcia, e a seguran¢a do medicamento, produto ou procedimento, e avaliagdao
econdmica: custo-efetividade.

RENAME - Relagdo Nacional de Medicamentos Essenciais

O RENAME é um importante instrumento orientador do uso de medicamentos e insumos
no SUS. E uma lista de medicamentos que reflete as necessidades prioritarias da populagio
brasileira, contemplando o tratamento da maioria das patologias recorrentes do pais.
https://bvsms.saude.gov.br/bvs/publicacoes/relacao_nacional_medicamentos 2024.pdf

REMUME - Relagao Municipal de Medicamentos Essenciais

A REMUME é uma lista padronizada de medicamentos adquiridos pelo municipio, norteada
pela RENAME (Relagdo Nacional de Medicamentos) que atende as necessidades de saude
prioritarias da populagdo, sendo um importante instrumento orientador do uso de
medicamentos no municipio.

PROTOCOLOS CLINICOS E DIRETRIZES TERAPEUTICAS (PCDT) - regramentos do Ministério
da Saude que estabelecem critérios para o diagndstico da doenga ou do agravo a saude; o
tratamento preconizado, com os medicamentos e demais produtos apropriados, quando
couber; as posologias recomendadas; os mecanismos de controle clinico; e o
acompanhamento e a verificagdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
gestores do SUS. S3do baseados em evidéncia cientifica e consideram critérios de eficacia,
seguranga, efetividade e custo-efetividade das tecnologias recomendadas.

FINANCIAMENTO DA ASSISTENCIA FARMACEUTICA é de responsabilidade das trés esferas
de gestdo do SUS, conforme estabelecido na Portaria GM/MS n. 204/2007, os recursos
federais sdo repassados na forma de blocos de financiamento, entre os quais o Bloco de
Financiamento da Assisténcia Farmacéutica, que é constituido por trés componentes:

» Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica: destina-se a aquisicdo de
medicamentos e insumos no ambito da Atengao Primaria em saude e aqueles relacionados
a agravos e programas de saude especificos, inseridos na rede de cuidados deste nivel de
atenc¢do. O Componente Bdasico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos

@www TISP.JUS.BR vyEhOoORPO Ttise



TRIBUNAL DE JUSTICA DE SAO PAULO
m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS
| [— SGP 5 — Diretoria da Saude

gue tratam os principais problemas e condi¢cbes de salde da populacdo brasileira na
Atencgdo Primaria a Saude. O financiamento desse Componente é responsabilidade dos trés
entes federados. A responsabilidade pela aquisicdo e pelo fornecimento dos itens a
populacdo fica a cargo do ente municipal, ressalvadas as variacdes de organizacao
pactuadas por estados e regides de saude.

» Componente Estratégico da Assisténcia Farmacéutica: financiamento para o custeio dos
medicamentos destinados ao tratamento de patologias que, por sua natureza, possuem
abordagem terapéutica estabelecida. Este componente é financiado pelo Ministério da
Saude, que adquire e distribui os insumos a ele relacionados. O Componente Estratégico
da Assisténcia Farmacéutica (Cesaf) destina-se ao acesso dos medicamentos e insumos
destinados aos agravos com potencial de impacto endémico e as condi¢des de saude
caracterizadas como doencas negligenciadas, que estdo correlacionadas com a
precariedade das condi¢des socioeconémicas de um nicho especifico da sociedade. Os
medicamentos do elenco do Cesaf sdo financiados, adquiridos e distribuidos de forma
centralizada, pelo Ministério da Saude, cabendo aos demais entes da federacdo o
recebimento, o armazenamento e a distribuicdo dos medicamentos e insumos dos
programas considerados estratégicos para atendimento do SUS.

» Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica: este componente tem como
principal caracteristica a busca da garantia da integralidade do tratamento
medicamentoso, em nivel ambulatorial, de agravos cujas abordagens terapéuticas estao
estabelecidas em Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT). Estes PCDT
estabelecem quais sdo os medicamentos disponibilizados para o tratamento das patologias
contempladas e a instancia gestora responsavel pelo seu financiamento. O Componente
Especializado da Assisténcia Farmacéutica (Ceaf) é uma estratégia de acesso a
medicamentos, no ambito do SUS, para doengas cronico-degenerativas, inclusive doengas
raras, e é caracterizado pela busca da garantia da integralidade do tratamento
medicamentoso, em nivel ambulatorial, cujas linhas de cuidado estdo definidas em
Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) publicados pelo Ministério da Saude.
Os medicamentos que constituem as linhas de cuidado para as doengas contempladas
neste Componente estdo divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizagao distintas.

A autoria do presente documento ndo é divulgada, nos termos do artigo 39, §12, da
Resolugdo n2 479/2022, do Conselho Nacional de Justica.
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