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NOTA TECNICA N2 1374/2025- NAT-JUS/SP

1. Identificacdao do solicitante

1.1. solicitante: |
1.2. Processo n2 5005113-52.2023.4.03.6100

1.3. Data da Solicitagdo: 05/03/2025

1.4. Data da Resposta: 21/03/2025

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 09/10/1975 -49 anos

2.2. Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: S3o0 Paulo/SP

2.4. Histdrico da doenca: Doenca de Fabry - CID E75.2 e Epilepsia- CID G40

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; ndo anexado

(b) Impossibilidade de substituicdo por outro medicamento constante nas listas do SUS e
dos protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas; ver item 5

(c) comprovagao, a luz da medicina baseada em evidéncias, da eficacia, acurdcia,
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; ver item 5

(d) imprescindibilidade clinica do tratamento, comprovada mediante laudo médico
fundamentado, descrevendo inclusive qual o tratamento ja realizado; ver item 5
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4. Descricao da Tecnologia
4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Registro na Disponivel no

Medicamento Principio Ativo ANVISA SUS?

Existe
Opcgoes disponiveis no SUS Genérico ou
Similar?

CLORIDRATO DE -
GALAFOLD MIGALASTATE 1390000030015 N3o

Estratégias sintomaticas, paliativas e/ou especificas para
a doengca. O tratamento sintomdtico consiste em
modificagdes de estilo de vida e medicamentos
profildticos direcionados, por exemplo, a dor e aos
sintomas gastrintestinais. As agGes paliativas podem Nao
incluir didlise e transplante renal nos casos mais
avancados. As terapias especificas para a Doenca de
Fabry incluem a terapia de reposi¢do enzimatica (TRE) e
chaperonas, que ndo estdo disponiveis no SUS

Prego Maximo
Medicamento Marca Comercial Laboratorio Apresentacao de venda ao Dose diaria Custo Anual
Governo
PINT PHARMA PRODUTOS 1compem
GALAFOLD GALAFOLD MEDICO-HOSPITALARES E 123 l\gsc(:/ﬁz_ll?FLéF;AR;le)_(/;\:PLAS RS 45.406,56 dias 590 225 )8
FARMACEUTICOS LTDA alternados B

CUSTO TOTAL ANUAL - PREGO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO

RS 590.285,28

MEDICO PRESCRITOR

SAUDE PUBLICA

REU: SAUDE PUBLICA

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

4.3. Recomendacbes da CONITEC: A 982 reunido da Conitec, realizada nos dias 9 e 10 de junho de 2021, recomendou a nao
incorporacdo de migalastate para o tratamento de pacientes com Doenca de Fabry com mutacdes suscetiveis e idade igual ou superior
a 16 anos no SUS. Os membros da Conitec consideraram que os estudos sobre o migalastate mostram incertezas e limitacées quanto

aos beneficios clinicos. Além disso, foram considerados bastante elevados as relagGes de custo-efetividade e o impacto orcamentario.
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a acao da alfa-Gal A esta insuficiente. Os derivados hidrofilicos de acetilados de Gb3
(globotriaosilesfingosina — lysoGb3 e seus analogos) tém acgdo citotoxica, pro-inflamatéria e pro-
fibrética. O endotélio vascular e musculo liso vascular sdo locais proeminentes de acumulo, levando
a morte de células musculares lisas, oclusdo de vasos, isquemia e infartos. O acimulo de Gb3 em
ganglios autonémicos, células glomerulares, intersticiais e tubulares renais, musculo cardiaco,
fibras de conducdo, células endoteliais na cérnea levam as multiplas manifestacées da doenca. O
gene da alfa-galactosidade A (GLA) fica no cromossomo X, levando a maior seriedade da doencga
em homens, Mulheres heterozigotas podem apresentar desde quadro assintomaticos até fendtipos
graves, como vistos em homens. As manifestac¢des clinicas sdo diversas, e se iniciam na infancia e
adolescéncia. Dores neuropaticas, telangectasias, sintomas gastrointestinais (dor abdominal,
nauseas e vOmitos, diarreia, constipacdo), opacidades corneais (achado muito caracteristico),
manifestacdes renais (proteinuria, poliuria, isostendria), intolerancia a frio, calor e exercicios, boca
seca, perda auditiva. Acometimento cardiaco costuma aparecer em adultos, e responde pela
maioria das mortes associadas a doenca, aparecendo sobrecarga ventricular esquerda, fibrose
miocdrdica, doencga coronariana, insuficiéncia cardiaca, alteragcdes de valva mitral e adrtica,
dilatacdo da raiz da aorta. Acidentes isquémicos transitérios e derrames, além de sintomas de
doenga de Parkinson e depressdo podem ser manifestacGes do sistema nervoso central. O
diagndstico é feito com a dosagem da atividade de alfa-galactosidase A (alfa-Gal A) leucocitaria, e
atividade <3 porcento faz o diagndstico de Doenga de Fabry classica, e testes genéticos confirmam
a doenga e permitem aconselhamento genético para a familia.

A doenca de Fabry ndo tem cura. As op¢des de tratamento, além de terapia de suporte
para as complicacdes (renais, cardiacas, neuroldgicas, gastrointestinais e outras), sdo a
reposicdo da enzima alfa-galactosidade A (alfa-Gal A), e migalastat, um medicamento que
corrige a producdo de alfa-Gal A mutante. A terapia de reposicdo enzimatica atualmente
pode ser feita com trés formulagdes, a agalsidase alfa, agalsidade beta e pegunigalsidase
alfa iwxj. Agalsidadase alfa ndo estd aprovada para uso nos Estados Unidos. Uma nova
medicacdo migalastate foi aprovada para uso em pacientes com mutagdes especificas (que
demonstraram maior beneficio com a medicacao) para doenca. Foi aprovado em 2017 pelo
FDA e pela Anvisa em 2019. O Migalastate € uma molécula chaperone que se liga a enzima
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