TRIBUNAL DE JUSTICA DE SAO PAULO
m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 0956/2025- NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1 Solciante: [
1.2. Processo n2 5002408-34.2022.4.03.6127

1.3. Data da Solicitagdo: 19/02/2025

1.4. Data da Resposta: 05.03.2025

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 19/09/1992 — 32 anos

2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Mogi-Mirim/SP

2.4. Historico da doenca: Xantomatose cerebrotendinea (CID -10: E75.5)

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

Manifestacao 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;

O 4cido quenodesoxicélico (CDCA) n3o é fornecido pelo Sistema Unico de Satde (SUS) no
Brasil, e ndo consta nas listas padronizadas de medicamentos ou nos Protocolos Clinicos e
Diretrizes Terapéuticas (PCDTs) do SUS para o tratamento da xantomatose
cerebrotendinea.

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

Ndo ha substituto terapéutico equivalente ao acido quenodesoxicélico disponivel nas listas
do SUS. O CDCA é o tratamento de escolha para a CTX, e nenhuma outra medicagao
disponivel nos protocolos do SUS possui o mesmo mecanismo de agdao ou eficacia
comprovada para essa doenga rara. A substituicao por outros acidos biliares, como o acido
ursodesoxicdlico, ndo é eficaz, pois eles nao suprimem adequadamente a sintese enddgena
de colestanol, o principal responsavel pelas manifestagdes da CTX.

(c) comprovagdao, a luz da medicina baseada em evidéncias, da eficacia, acuracia,
efetividade e seguran¢a do farmaco, necessariamente respaldadas por evidéncias
cientificas de alto nivel, ou seja, unicamente ensaios clinicos randomizados e revisao
sistematica ou meta-analise;

A xantomatose cerebrotendinea é uma doenca ultrarrara, o que limita a disponibilidade de
ensaios clinicos randomizados e revisdes sistematicas. No entanto, o tratamento com CDCA
é amplamente respaldado por estudos observacionais, séries de casos e consenso de
especialistas, que demonstram sua eficacia em reduzir os niveis de colestanol, estabilizar
os sintomas neuroldgicos e prevenir a progressao da doenca. Embora ndo haja ensaios
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clinicos randomizados devido a raridade da condigdo, a medicina baseada em evidéncias
permite a utilizacdao de niveis de evidéncia apropriados para doencas raras, considerando
a inviabilidade pratica de estudos de maior robustez metodoldgica.

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

O CDCA é considerado o tratamento padrao para CTX, e a auséncia de tratamento
adequado leva a progressao irreversivel da doenca, incluindo déficits neuroldgicos severos,

ataxia, deméncia e risco aumentado de morte precoce.
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4. Descricao da Tecnologia
4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Existe
) L. . Registro na Disponivel no o . L. -
Medicamento Principio Ativo ANVISA sus? Opgoes disponiveis no SUS Ger.1er.|co ou
Similar?
Leadiant - acido
quenodesoxicélico,
comprimidos de 250 mg. 1
Comprimido do 12 ao décimo
dia; 1 comprimido, duas vezes O mesmo Ndo ha Ndo Ndo ha Nao
ao dia,
do 112 ao 202 dia; um
comprimido, trés vezes ao dia,
a partirdo 212 dia
Prego Maximo
Medicamento Marca Comercial Laboratério Apresentagdo de venda ao Dose diaria Custo Anual
Governo
Leadiant O mesmo -- - -- -- --
CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO
MEDICO PRESCRITOR SAUDE SUPLEMENTAR

REU: SAUDE PUBLICA
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4.2. Fonte do custo da tecnologia: Lista de pregos CMED/Anvisa

4.3. Recomendacdes da CONITEC: Nao avaliado
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5. Discussao e Conclusao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:
Ha estudos observacionais mostrando que o medicamento pode ser benéfico. Pela raridade

da doenga, é dificil existirem ensaios clinicos randomizados desenhados para averiguar
desfechos clinicos relevantes.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia: Vide abaixo

5.3. Parecer
( x ) Favoravel
( ) Desfavoravel

5.4. Conclusdo Justificada: doenca genética sem outro tratamento. Apesar da falta de
evidéncias robustas, isso se da pela raridade do problema.

Justifica-se a alegacdo 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 funcao
(x ) NAO

5.5. Referéncias bibliograficas:
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5.6. Outras Informagdes — conceitos:

ANS - Agéncia Nacional de Saude Suplementar

A ANS é a agéncia reguladora do setor de planos de saude do Brasil. Tem por finalidade
institucional promover a defesa do interesse publico na assisténcia suplementar a saude,
regulando as operadoras setoriais, contribuindo para o desenvolvimento das a¢des de
saude no pais.
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ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

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 sanitaria como
medicamentos, agrotdxicos e cosméticos. A agéncia também é responsavel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC — Comissdo Nacional de Incorporagio de Tecnologias no Sistema Unico de Satde.
A CONITEC é um 6rgao colegiado de carater permanente do Ministério da Saude, que tem
como funcdo essencial assessorar na definicdo das tecnologias do SUS. E responsavel pela
avaliacdo de evidéncias cientificas sobre a avaliacdo econdmica, custo-efetividade, eficacia,
a acuracia, e a seguran¢a do medicamento, produto ou procedimento, e avaliagao
econdmica: custo-efetividade.

RENAME - Relacdo 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 populagdo
brasileira, contemplando o tratamento da maioria das patologias recorrentes do pais.
https://www.conass.org.br/wp-content/uploads/2022/01/RENAME-2022.pdf

REMUME - Relagdao 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
prioritdrias da populagdo, sendo um importante instrumento orientador do uso de
medicamentos no municipio.

ANS - Agéncia Nacional de Saude Suplementar

A ANS é a agéncia reguladora do setor de planos de saude do Brasil. Tem por finalidade
institucional promover a defesa do interesse publico na assisténcia suplementar a saude,
regulando as operadoras setoriais, contribuindo para o desenvolvimento das a¢des de
saude no pais.

ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

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 sanitaria como
medicamentos, agrotoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsavel pelo controle
sanitdrio de portos, aeroportos e fronteiras.
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PROTOCOLOS CLINICOS E DIRETRIZES TERAPEUTICAS (PCDT) - regramentos do Ministério
da Saude que estabelecem critérios para o diagndéstico da doenca 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. Sdo baseados em evidéncia cientifica e consideram critérios de eficacia,
seguranca, 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 Atencao Primaria em saude e aqueles relacionados
a agravos e programas de saude especificos, inseridos na rede de cuidados deste nivel de
atencdo. O Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
gue tratam os principais problemas e condi¢cdes de saude da populacdo brasileira na
Atencgao 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 variacbes 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¢gdes de saude
caracterizadas como doengas negligenciadas, que estdao correlacionadas com a
precariedade das condi¢cdes socioecondmicas de um nicho especifico da sociedade. Os
medicamentos do elenco do Cesaf sdao financiados, adquiridos e distribuidos de forma
centralizada, pelo Ministério da Saude, cabendo aos demais entes da federagao 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 estdo
estabelecidas em Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT). Estes PCDT
estabelecem quais sdo os medicamentos disponibilizados para o tratamento das patologias
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contempladas e a instancia gestora responsdvel pelo seu financiamento. O Componente
Especializado da Assisténcia Farmacéutica (Ceaf) é uma estratégia de acesso a
medicamentos, no ambito do SUS, para doencas cronico-degenerativas, inclusive doencas
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 doencgas contempladas
neste Componente estao divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,

responsabilidades e formas de organizacdo distintas.
Consideragdes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento ndo é divulgada por motivo

de preservacao do sigilo.
Equipe NAT-Jus/SP

@wwwmsn JUS.BR YEhHEOBPFPB tispor A



