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NOTA TECNICA N2 1742/2026 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1.

1.2. Processo n? 5000967-31.2025.4.03.6703
1.3. Data da Solicitagdo: 25/02/2026

1.4. Data da Resposta: 05.03.2026

1.5. Requerida: SAUDE PUBLICA

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 15/06/2012 — 13 anos

2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Histérico da doenca:

Outras distonias — CID G24.8

Outros disturbios especificados do metabolismo de aminas biogénicas - CID E72

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

Este caso apresenta um paciente com uma doenga rara, com poucos casos descritos
na literatura médica. O medicamento prescrito tem aprovacdo na ANVISA, mas ndo ha
protocolo especifico para a condi¢do do paciente ou andlise da CONITEC sobre o assunto.
O valor do tratamento ultrapassa os 20 milhdes de reais.

Esta nota técnica elaborou um detalhamento amplo sobre a doenga, uma revisado
sobre os documentos compartilhados por equipes assistenciais e uma revisao da literatura
sobre o medicamento em questdo. Todos os dados foram apresentados nas sec¢des a
seguir.
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4. Descricao da Tecnologia
4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Medicamento Principio Ativo Registro na ANVISA Disponivel | Opgoes dlsponlvelf no S.US / Informagdes sobre Existe .Ge?nerlco ou
no SUS? o financiamento Similar?
Elad E = lad 1.5770.0004.001-6 ~ ~
adocagene Exuparvovec eladocageno NAO " NAO
Upstaza exuparvoveque

*As opcOes terapéuticas disponiveis no SUS incluem terapias ndao medicamentosas multidisciplinares, tais como medidas geraisde
suporte com intervencbes de fisioterapia, cuidados respiratdrios, terapia nutricional suplementar, fonoaudiologia, além do
acompanhamento com neurologista especializado. As terapias medicamentosas disponiveis sdo para os sintomas, usando agonistas
dopaminérgicos, inibidores da monoamina oxidase, terapias com piridoxina e inibidores da recaptacao de serotonina.

Medicamento Marca Comercial Laboratério Apresentag¢do PMVG Dose Custo Anual*
Eladocagene . Sem o
B Upstaza® PTC Therapeutics 2,8 x1011 veto[es genomlcos~(vg)/ informaco na 2 doses de Calculo prejudicado
0,5 ml solugdo para perfusdo 0,08ml
Upstaza CMED
CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO Calculo prejudicado
MEDICO PRESCRITOR SAUDE PUBLICA

* Célculo anual somente para medicamentos ndo incorporados na politica publica do SUS, mas com registro na ANVISA, conforme Tema de Repercussdo Geral n2 1234,
5.2. Fonte do custo da tecnologia: Medicamento ndo consta na Lista de pregos CMED/Anvisa - Referéncia 02/2026

O medicamento Upstaza (eladocagene exuparvovec), terapia génica indicada para deficiéncia de AADC, ndo consta com prego
definido na lista oficial de precos da CMED de 2024. Embora o produto tenha recebido registro sanitario pela Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria em 2024, a etapa de definicdo de preco pela Camara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos (CMED) é um
processo regulatorio separado e posterior. Documentos de reunides da CMED mostram que o medicamento foi objeto de andlise
em 2025 de Documento Informativo de Preco (DIP) apresentada pela empresa PTC Farmacéutica do Brasil, solicitando definicdo de
Preco Fabrica (PF) com ICMS0%) emtorno de R$21.431.655,00 por dose. Entretanto, o processo foi retiradode pauta para diligéncias
adicionais, ou seja, o preco ainda nao foi definitivamente estabelecido.

5.3. Recomendag¢des da CONITEC: Nao avaliada.
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5. Discussao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia

A deficiéncia de descarboxilase de L-aminoacidos aromaticos (AADC) é uma doenca
genética rara que afeta o sistema nervoso. Nesta condigdo, o corpo ndao consegue produzir
quantidades adequadas de substdncias quimicas importantes no cérebro chamadas
neurotransmissores, especialmente dopamina, serotonina, noradrenalina e adrenalina.
Essas substancias sdo essenciais para o movimento, humor, sono e muitas funcdes
automaticas do corpo. A deficiéncia de AADC é uma doenc¢a muito rara, com menos de 100
casos relatados mundialmente até recentemente

A doenca é causada por mutacoes no gene DDC e é herdada de forma autossomica
recessiva, o que significa que ambos os pais devem carregar uma cdpia do gene alterado
para que a crianga desenvolva a doenga.

Os sintomas geralmente comecam no primeiro ano de vida, tipicamente nos
primeiros seis meses. Os sinais iniciais mais comuns incluem: dificuldades de alimentacao,
fraqueza muscular (hipotonia) e atraso no desenvolvimento motor.

Os sinais e sintomas progridem ao longo do tempo de vida. Os sintomas tendem a
piorar no final do dia ou quando a pessoa estd cansada, e melhoram apds o sono. A maioria
dos pacientes (cerca de 70%) apresenta comprometimento motor profundo, com auséncia
de controle da cabega e movimento voluntdrio minimo. Aproximadamente 17% dos
pacientes tém comprometimento motor leve e conseguem andar independentemente.

A doenca estd associada a risco significativo de mortalidade prematura,
especialmente na infancia para pacientes com doenga grave. O diagndstico precoce é
crucial, particularmente porque a terapia genética pode ser mais eficaz quando
administrada em idade precoce.

Sinais e sintomas da doenca incluem:

e Fraqueza muscular generalizada

o Dificuldade ou incapacidade de controlar a cabega, sentar, ficar em pé ou andar
e Movimentos involuntdrios dos membros

e Rigidez muscular

e Distonia (contragdes musculares involuntdrias)

e Crises Oculogiricas (presente em até 97% dos pacientes)
e Palpebras caidas (ptose)

e Pupilas contraidas

e Congestdo nasal

e Salivacao excessiva

e Dificuldade em controlar a temperatura corporal

e Pressdo arterial baixa

e Sudorese inadequada

e Episédios de baixa glicose no sangue

e Disturbios do sono (ins6Gnia ou sono excessivo)
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e |Irritabilidade e ansiedade
o Dificuldades de alimentagao

e Refluxo gastroesofagico

O diagndstico é baseado em:
e Anidlise do liguido cefalorraquidiano (liquor): Mostra padrdes caracteristicos com

niveis muito baixos de certos metabdlitos (HVA, 5-HIAA) e niveis elevados de outros
(L-dopa, 3-O-metil-dopa)

e Exame de sangue: A atividade da enzima AADC no plasma estd muito baixa ou
ausente

e Andlise de urina: Pode mostrar niveis elevados de acido vanilatico

e Teste genético: Confirma mutagdes no gene DDC

e Exames de imagem cerebral: Geralmente sdo normais ou mostram alteracdes
inespecificas

O tratamento medicamentoso tradicional inclui:
e Agonistas dopaminérgicos (pramipexol, ropinirol, bromocriptina)

e Inibidores da monoamina oxidase (selegilina, tranilcipromina)
e Vitamina B6 (piridoxina ou piridoxal fosfato)

e Acido folinico

e Em casos raros, levodopa sem carbidopa.

Sobre o Upstaza®

E um medicamento especial de terapia avancada, do tipo terapia génica in vivo,
administrado em uma Unica dose, que utiliza um vetor viral recombinante contendo o DNA
humano que codifica o gene DDC. Quando aplicado no putdmen, essa terapia promove a
producdo da enzima AADC, o que permite a producdo de dopamina. Isso contribui para a
melhora da funcdo motora em pacientes com deficiéncia de AADC. Anteriormente
conhecido como PTC-AADC, o Upstaza® é administrado diretamente no cérebro e usa um
virus adeno-associado modificado e inofensivo parafornecer uma versao saudavel do gene
DDC as células. De acordo com a empresa, é o primeiro tratamento modificador da doenga
a ser aprovado para a deficiéncia de AADC e a primeira terapia genética administrada pelo
cérebro aprovada.

O putdmen é uma regido do cérebro responsavel por controlar movimentos
importantes do corpo. Junto com outras areas cerebrais, ele ajuda a garantir que os
movimentos sejam coordenados, suaves e precisos, como ao caminhar ou segurar um
objeto.

A segurancga e a eficacia do Upstaza foram demonstradas em dois ensaios clinicos
abertos em Taiwan (NCT01395641, NCT02926066) e em programas de uso compassivo
envolvendo oito criangasem Taiwan e duas criangasna Europa. As criangas com deficiéncia
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de AADC que receberam a terapia genética apresentaram melhorias nas fun¢des motoras
e cognitivas ja trés meses apds o tratamento, com beneficios que se mantiveram por mais
de cinco anos. Algumas criangasconseguiram andar sem ajuda, enquanto uma podia correr
livremente cinco anos apds o tratamento.

A aprovacdo da Anvisa baseou-se nos resultados de trés estudos clinicos abertos de
braco Unico realizados em Taiwan (AADC 010, AADC 011 e AADC-CU/1601), que reuniram
28 pacientes. O desfecho primario nesses estudos foi o numero de pacientes que
alcancaram, no teste de Escala Motora de Desenvolvimento de Peabody Versdo 2 (PDMS-
2) os seguintes marcos motores: controle total da cabeca; sentar-se sem ajuda; ficar em pé
com apoio e andar com apoio. Aos 24 meses, 12 dos 20 pacientes atingiram o controle da
cabeca, 9 estavam sentando-se sem ajuda, 4 ficavam de pé com apoio e nenhum chegou a
andar. J& com 12 meses apds o tratamento, o controle da cabeca e a capacidade de se
sentar sem ajuda foram alcancados por 6 e 3 pacientes, respectivamente. Aos 60 meses
(tempo final para o desfecho primario), 14 dos 20 pacientes alcancaram o controle da
cabeca, 13 estavam sentando-se sem ajuda, 6 estavam ficando de pé com apoio e 2
andavam com apoio. Os pacientes que receberam eladocagene exuparvovec em uma idade
maisjovem mostraram uma resposta maisrapida e uma pontuacao total final PDMS-2 mais
alta. No 122 més apds o tratamento com eladocagene exuparvovec, a maioria dos
pacientes manteve (16/17 pacientes) ou aumentou (8/17) o peso corporal e houve
diminuicdo do numero de pacientes com rigidez muscular. No caso de rigidez muscular
provocada por estimulos, nenhum paciente apresentava esse sintoma 12 meses apds o
tratamento. A duracdo dos episédios de crise oculogirica apds o tratamento com
eladocagene exuparvovec também foi reduzida, no final do 122 més; a média que era de
12,3 h/semana reduziu para 3,66 h/semana. Dos efeitos colaterais relatados, a discinesia
foi a mais frequente (85,7%) muito provavelmente devido ao aumento da atividade
dopaminérgica. Os eventos iniciaram apds 2 meses de uso, sendo controlados
farmacologicamente com anti-dopaminérgicos. Reag¢les adversas relacionadas ao
procedimento foram a anemia e a perda do liquido cefalorraquidiano.

O NICE recomendou o uso como indicado em bula. Estudos recentes tém indicado
beneficios nesses pacientes além de 5 anos pods terapia génica. Ressalta-se que o
medicamento deve ser administrado em um centro especializado em neurocirurgia
estereotdxica, por um neurocirurgido qualificado sob condi¢des assépticas controladas e
deve ser infundido apenas com a canula ventricular SmartFlow®.

O NICE (National Institute for Health and Care Excellence) recomenda o
eladocagene exuparvovec como uma op¢ao para o tratamento da deficiéncia de
descarboxilase de L-aminoacidos aromaticos (AADC). Abaixo estdo os detalhes especificos
da recomendacdo conforme a orientac¢do de tecnologias altamente especializadas (HST26),
publicada em abril de 2023. O paciente deve atender aos seguintes requisitos. |dade: Ter
18 meses ou mais. Diagnostico: Ter diagnodstico de deficiéncia de AADC confirmado clinica,
molecular e geneticamente. Fendtipo: Apresentar um fendtipo grave. Isso é geralmente
definido como atingir marcos de desenvolvimento muito limitados ou inexistentes (como
a falta de controle da cabeca aos 24 meses) e dependéncia total de cuidadores. Condi¢bes
de Recomendagao A recomendagao de uso rotineiro no NHS (servi¢o de saude britanico) é
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valida apenas se a empresa fabricante (PTC Therapeutics) fornecer o medicamento de
acordo com um acordo comercial confidencial que inclua um desconto no prego de tabela.
Justificativa da Recomendacdo O comité do NICE baseou sua decisdo nos seguintes pontos:
Beneficios Clinicos: As evidéncias sugerem que a terapia melhora significativamente o
desenvolvimento motor (como controle da cabeca, sentar e caminhar com ajuda) e que
essas melhorias sdo duradouras. Necessidade Médica Ndao Atendida: A deficiéncia de AADC
é uma doenca genética ultra-rara e debilitante, com alto risco de morte prematura na
infancia, e os tratamentos atuais gerenciam apenas os sintomas, sem tratar a causa
subjacente. Custo-efetividade: Apesar das incertezas causadas pelo tamanho reduzido dos
estudos e dados de longo prazo limitados, as estimativas de custo-efetividade foram
consideradas dentro da faixa aceitdvel pelo NICE para tecnologias altamente
especializadas. A administracdo é feita em dose Unica por meio de um procedimento
neurocirurgico estereotaxico diretamente no cérebro (putame). O NICE considera que esta
€ uma inovacao significativa e uma mudanca de paradigma no manejo ideal da doenca.

As principais medidas de eficacia foram o controle da cabeca e a capacidade de
sentar-se sem apoio. Os estudos mostraram que aproximadamente 70% (14 de 20) dos
pacientes conseguiram controlar o movimento da cabeca, e cerca de 65% (12 de 20)
conseguiram sentar-se sem apoio dois anos apds o tratamento. Dados da literatura
cientifica mostraram que pacientes com deficiéncia grave de AADC ndao conseguem
alcancgar esses marcos de desenvolvimento. Os efeitos colaterais mais comuns relatados
foram febre e movimentos involuntarios e descoordenados (discinesia). A maioria dos
efeitos colaterais foi leve ou moderada.

Titulo do estudo (na lingua original): Frameless intraputaminal delivery of gene
therapy with eladocagene exuparvovec in patients with aromatic L-amino acid
decarboxylase deficiency: safe and efficient results. Nome abreviado do estudo: Nao
disponivel. Objetivos do estudo: Demonstrar a viabilidade, seguranca e resultados
preliminares da administracdo de eladocagene exuparvovec utilizando neuronavigacao
sem quadro estereotaxico (frameless). Desenho do estudo: Relatode série de casos clinicos
observacionais. Critérios de inclusao: Pacientes com diagndstico de deficiéncia de AADC
confirmado geneticamente e fendtipo grave. Critérios de exclusdo: Nao especificados
detalhadamente. Intervencdo analisada: Entrega bilateral direcionada de 0,32 ml de
eladocagene exuparvovec no putame, em um padrdao "Z", utilizando o sistema de
navegacdo Brainlab e a canula SmartFlow sem a aplicacdo de quadro estereotaxico.
Desfechos primarios: Precisdo da entrega do fdrmaco e auséncia de complicagdes intra e
pos-operatdrias. Desfechos secunddrios: Evolugdo clinica em 2 meses, incluindo crises
oculogiricas, hipercinesia e controle da cabe¢a. Tamanho amostral recrutado: 2 pacientes
(idades de 6 e 7 anos). Resultados observados: Desfechos Primarios: A entrega precisa foi
alcancada com desvio de apenas + 1 mm, em um tempo operatério menor do que o método
tradicional com quadro (~ 3,55 h). Ndo houve sangramentos ou déficits neurolégicos novos;
uma RM de 1 més mostrou um pequeno cisto pds-isquémico em um paciente, sem impacto
clinico. Desfechos Secundarios: Em 2 meses, ambos os pacientes apresentaram melhora
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clinica: as crises oculogiricas cessaram ou diminuiram drasticamente e ambos comegaram
a demonstrar controle da cabeca e capacidade de rolar.

Como essa é uma doenca ultrarrara, o conjunto de dados dos estudos clinicos foi
pequeno, mas os dados indicaram que o Upstaza® mostrou-se eficazem ajudar as criancas
a alcangarem marcos importantes no desenvolvimento. Embora os dados sobre a
seguranca do produto sejam limitados, os efeitos colaterais observados até o momento sao
considerados controlaveis.

N3o se pode analisar os riscos da ndo utilizacdo, pois os ensaios pivotais foram
realizados com nimero pequeno de amostra, com medicamento que para ser aplicado tem
altissimo custo, necessitando de equipamento e expertise da equipe de neurocirurgia para
seu uso. Além disso, com riscos associados ao procedimento operatério invasivo que nao
podem ser desprezados, tendo em vista que sua aplicacdotem que ser feita com injecdo
intracerebral, guiada por neuronavegacao.

O medicamento tem alto custo e uma analise de custo-efetividade para a realidade
dos Estados Unidos da América identificou que o tratamento gerou ganhos incrementais
descontados de 20,83 QALYs e 11,85 anos de vida (LY) em comparagao ao tratamento de
suporte. O custo total estimado para a intervencao foi de aproximadamente US4.352.439,
resultando em um custo incremental de US 4.144.873 sobre o tratamento padrdo. O custo
por QALY ganho variou entre US199.007 e US 224.104 (baseando-se em marcos motores).
Os autores destacam que esses valores sao significativamente menores do que a mediana
de ICUR para outros tratamentos de doencas ultra-raras ou terapias de dose Unica
avaliados nos EUA, que é de aproximadamente USS 911.000 por QALY. A desutilidade
associada ao fardo dos pais e cuidadores contribuiu com cerca de 10% a 15% dos ganhos
totais de QALY no modelo base. O modelo projeta uma sobrevida mediana de 61 anos com
a terapia génica, contra apenas 19 anos com o tratamento de suporte convencional.

O PIB per capita brasileiro de 2023 consultado na péagina do IBGE foi de RS RS
51.693,92 (https://www.ibge.gov.br/explica/pib.php). Tipicamente, um medicamento que
apresenta adequada relacdo entre custo e efetividade é aquele que custa até 2-3 vezes o
valor do PIB per capita. Portanto, nessa perspectiva extremamente simplificada de
estimativa de custos, pode-se notar que o medicamento em custos absolutos esta muito
acima de uma razoabilidade de custo-efetividade.

Sobre o caso em demanda

O relatério médico assistencial indica que o paciente tem 13 anos de idade e foi
diagnosticado com deficiéncia de descarboxilase de L-aminoacidos aromaticos (AADC). O
paciente parece apresentar atraso global de marcos do neurodesenvolvimento, discreto
comprometimento cognitivo (ndo quantificado), rinite cronica, crises oculogiricas,
hipotonia global, reducdo importante de massa muscular, alteracdes da temperatura
corporal, comprometimento motor importante (sem capacidade de deambulacdo sem
apoio no momento) e ptose palpebral bilateral.

Em 2024, o paciente realizou um painel genético para pessoas com disturbios do
movimento. Este teste genético identificou uma variante patogénica no gene DDC. A
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posicao “chr7:50.537.934” possui uma “A > G”. Segundo o laudo do prdprio laboratdério
especializado em pesquisas genéticas no pais:

Esta variante estd presente em heterozigose em 3 entre cerca de 807 mil
individuos de banco populacional e ndo foi previamente descrita na
literatura médica, mas jd foi depositada no repositdrio de variantes ClinVar
(https.//www.ncbi.nlm.nih.gov/clinvar/variation/1498769/).
Adicionalmente, ela jd foi identificada pela Mendelics Andlise Genébmicaem
individuos com diagndstico confirmado de AADC. Desta forma, ela foi
considerada patogénica. Variantes patogénicas em homozigose ou
heterozigose composta no gene DDC cursam com deficiéncia da
descarboxilase de L-aminodcidos aromdticos (AADC, OMIM# 608643), que
clinicamente se caracteriza por crises oculogiricas, hipotonia, ptose
palpebral, atraso motor e transtornos do movimento varidveis com
hipertonia, distonia, opistotono e coreoatetose.

Como o teste genético nao foi totalmente conclusivo, sugeriu-se o prosseguimento
com testes laboratoriais, os quais sdo realizados em 2025.

A quantificacdo de 3-O-metildopa foi de 406 ng/mL. Este valor estd muito préximo
da normalidade esperada.

Média dos valores obtidos na andlise de controles: 36 ng/mL (intervalo: 20-
331 ng/mlL)

Média dos valores obtidos na andlise de heterozigotos com Def.
Descarboxilase dos L-aminodcidos Aromdticos (AADC): 20 ng/ml (intervalo:
0-20 ng/mL)

Média dos valores obtidos na andlise de pacientes com Def. Descarboxilase
dos L-aminodcidos Aromdticos (AADC): 4605 ng/mLl (intervalo: 1367-18305
ng/mL)

A quantificacdo da atividade da descaboxilase dos L-aminoacidos aromaticos
(AADC) foi de 0,94 nmol/L.min. Este valor veio bem abaixo do esperado para pessoas que
nao tenham a doenga, mas um pouco acima do esperado para pessoas que tenham a

doenga.

Média dos valores obtidos na andlise de controles: 32,96 nmol/L/min
(intervalo: 8,87-85,21)

Média dos valores obtidos na andlise de pacientes com AADC: 0,24
nmol/L/min (intervalo: 0-0,6)

O diagndstico de deficiéncia de AADC ndo esta definitivamente estabelecido neste
paciente porque existem inconsisténcias entre os achados clinicos, genéticos e

bioquimicos.

A deficiéncia de AADC é uma doenga autossdmica recessiva que requer variantes
patogénicas bialélicas (em ambos os alelos) no gene DDC para confirmacdo diagndstica.
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Este paciente apresenta apenas uma variante patogénica em heterozigose, o que é
insuficiente para o diagnéstico.

Os resultados bioquimicos sdo atipicos e inconsistentes com deficiéncia de AADC
classica. A 3-O-metildopa plasmatica de 406 ng/mL esta praticamente dentro da faixa
normal (20-331 ng/mL) e muito abaixo dos valores esperados para pacientes com AADC
(média de 4605 ng/mL, intervalo 1367-18305 ng/mL). Em pacientes confirmados com
AADC, a 3-OMD estd tipicamente muito elevada, frequentemente 10-100 vezes acima do
normal. A atividade enziméatica de AADC de 0,94 nmol/L/min estd reduzida, mas ndo t3o
severamente quanto esperado. Embora esteja abaixo do normal (média de 32,96
nmol/L/min), esta aproximadamente 4 vezes maior que a média de pacientes com AADC
(0,24 nmol/L/min). Pacientes com deficiéncia de AADC tipicamente apresentam atividade
enzimatica "muito baixa a indetectavel".

A equipe assistencial ndo afirmaisso claramente, mas parece ter diagnosticado o
paciente com uma forma atipica da deficiéncia da AADC. A partir dai, foi-lhe prescrito o
medicamento eladocageno exuparvoveque, o qual tem aprovacdo da ANVISA para
comercializagdo em territério nacional.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia
O objetivo é preservar as fungcdes motora e cognitiva e possibilitar o ganho de novos

marcos motores, a fim de que o paciente mantenha o maximo das suas funcdes basicas
neuroldégicas, dentre outras, melhorando a qualidade de vida.

6. Conclusao

6.1. Parecer

() Favoravel

( X ) Desfavoravel

6.2. Conclusao Justificada

Trata-se de medicamento de muito alto custo, com padrdo de custo-efetividade
aparentemente inviabilizando a sua aplicacdo no contexto de um sistema publico e
universal de saude, com evidéncia clinica de baixa qualidade. Por fim ainda ha duvidas
sobre o diagndstico estabelecido ao paciente.

No caso em demanda, o NATjus infere ser necessario a avaliagdomédica por médico(a)
especialista em genética.

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

() SIM, com risco de lesdo de érgao ou comprometimento de fungao

( X) NAO
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8. Outras Informacgdes — 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¢bes 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 produgcdao e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitaria como
medicamentos, agrotoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsavel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC - Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no Sistema Unico de Saude.
A CONITEC é um 6rgao colegiado de carater permanente do Ministério da Saude, que tem
como fungdo essencial assessorar na definicdo das tecnologias do SUS. E responsavel pela
avaliacdode evidéncias cientificas sobre a avaliagdoeconémica, custo-efetividade, eficacia,
a acurdcia, e a seguranca do medicamento, produto ou procedimento, e avaliacdo
econOmica: custo-efetividade.

RENAME - Relagdao 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 prioritariasda populacdo
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 (Relacdo Nacional de Medicamentos) que atende as necessidades de saude
prioritdrias da populacdo, 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 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 verificagdao dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
gestores do SUS. S3o 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
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federais s3o repassados na forma de blocos de financiamento, entre os quais o Bloco de
Financiamento da Assisténcia Farmacéutica, que é constituido por trés componentes:

» Componente Bdasico da Assisténcia Farmacéutica: destina-se a aquisicdo de
medicamentos e insumos no ambito da Atencdo 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 Bdsico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
que tratam os principais problemas e condi¢des de saude da populacdo brasileira na
Atencdo Primdria a Saude. O financiamento desse Componente é responsabilidade dos trés
entes federados. A responsabilidade pela aquisicdo e pelo fornecimento dos itens a
populagdo fica a cargo do ente municipal, ressalvadas as varia¢des de organiza¢ao
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 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 federagdo o
recebimento, o armazenamento e a distribuicio 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 crénico-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 doencas contempladas
neste Componente estdo divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizagdo distintas.

A autoria do presente documento nio é divulgada, nos termos do artigo 3° §1° da
Resolucao n® 479/2022, do Conselho Nacional de Justica.
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