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NOTA TECNICA N2 1790/2022- NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante
1.2. Origem: 252 Vara Civel Federal de Sao Paulo
1.3. Processo n2: 5006276-04.2022.4.03.6100

1.4. Data da Solicitacdo: 12/08/2022
1.5. Data da Resposta: 25/08/2022

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 05/03/2013 — 09 anos

2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Historico da doencga: Amiotrofia Espinhal Progressiva — Tipo 3 — CID 10 G12.1.

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

1. O medicamento requerido é o farmaco normalmente utilizado no tratamento da doenga
de que padece a parte autora (medicamento de escolha)? Ha quanto tempo o
medicamento passou a ser utilizado no tratamento da doenca de que padece a autora e
com que resultados? Nao faz parte do tratamento habitual de pacientes com AME tipo 3.

2. O medicamento esta incorporado no SUS? Houve proposta de incorpora¢ao acolhida
pelo MS ou proposta de ndo incorporacao? O medicamento foi adotado para pacientes
com AME tipo 1 e tipo2.

3. O medicamento requerido é substituivel por outro ou outros fornecidos pelo SUS, com
eficiéncia equivalente? Nao.

4. Havendo outros medicamentos fornecidos pelo SUS com eficiéncia semelhante, quais as
eventuais consequéncias negativas a saude da parte autora em razdo do uso do
medicamento intercambidvel, que poderiam ser evitadas pelo uso do pretendido?
Independentemente do tratamento estabelecido, trata-se de doenga neuroldgica
cronica, degenerativa, sem cura.

5 A aplicagdo do medicamento deve ocorrer em ambiente hospitalar? Sim.

6 O medicamento exige algum cuidado especial para o seu correto armazenamento? Sim.
Os cuidados sao pormenorizados na bula aprovada e cadastrada na ANVISA.
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7 O medicamento pleiteado é considerado experimental? Possui registro na ANVISA?
Desde quando? Se negativa a resposta, ha pedido de registro em andamento na ANVISA?
Desde quando? Se ndo estiver registrado na Anvisa, esta registrado em grandes agéncias
internacionais? O medicamento tem registro na ANVISA.

8 Outros esclarecimentos julgados pertinentes.

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: Medicamento

- Spinraza — Nusinersena 2,4mg/ml — uso continuo - aplicar 01 seringa (5ml) intra tecal
lombar — Dose de ataque (1 seringa no 12 dia; 1 seringa apds 14 dias da 12 aplicagdo; 1
seringa apos 28 dias da 12 aplicacdo e 1 seringa apds 30 dias da 32 aplicagdo). Dose de
manuten¢ao (1 seringa a cada 4 meses apos a 42 aplicagdo).

4.2. Principio Ativo: NUSINERSENA

4.3. Registro na ANVISA: 1699300080010

4.4. O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: sim.

4.5. Descrever as opg¢des disponiveis no SUS/Saude Suplementar: ndo ha

4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: ndo ha.

4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominagao genérica: Nusinersena

4.7.2. Laboratério: Biogen Brasil Produtos Farmacéuticos Ltda

4.7.3. Marca comercial: Spinraza

4.7.3. Apresentacdo: 2.4 mg/ml sol inj ct fa vd trans x 5 ml

4.7.4. Preco maximo de venda ao Governo: RS 488.419,04

4.7.5. Prego maximo de venda ao Consumidor: ndo adquirido

4.8: Tratamento mensal:

4.8.1: Dose didria recomendada: vide receita

4.9. Fonte do custo da tecnologia: Lista de pregos de medicamentos da ANVISA. Referéncia
agosto de 2022. Disponivel em: https://www.gov.br/anvisa/pt-
br/assuntos/medicamentos/cmed/precos/capa-listas-de-precos

4.10. Recomendagbes da CONITEC: PCDT (Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas) de
outubro/2019, n2 492, recomenda o uso da medicacdo para o subtipo |. Os membros da
Conitec presentes na 52 Reunidao Extraordinaria da Conitec, no dia 12 de maio de 2021,
deliberaram, por maioria simples, modificar parcialmente a recomendacgao final da 942
reunido ordinaria. Tendo em vista o exposto na Audiéncia Publica n2 1/2021, os membros
da Conitec recomendaram a incorporacdao do nusinersena para o tratamento da atrofia
muscular espinhal 5q tipo Il, com diagndstico até os 18 meses de idade, conforme Protocolo
Clinico e Diretrizes Terapéuticas do Ministério da Saude; e pela ndo incorporacdo do
nusinersena para tratamento da atrofia muscular espinhal 5q tipo Ill. Foi assinado o
Registro de Deliberacdo n? 619/2021.
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5. Discussdo e Conclusao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

Atrofia muscular espinhal (AME) é uma doenca neurodegenerativa grave,
autossdmica recessiva, decorrente de um defeito no gene do neurénio motor SMN. Esse
gene é duplicado em seres humanos (existe o SMN1 e o SMN2), tal que o SMN1 é o
responsavel pela producao funcional da proteina SMN, a qual é fundamental ao
desenvolvimento e sobrevivéncia do neurbnio motor. Criancas com AME tipo 1
apresentam: paralisia flacida simétrica e grave com incapacidade de sustenta¢ao do tronco
e cabeca; dificuldade para chorar e sugar; fasciculagdes da lingua; dificuldade para respirar
progressiva; deformidade progressiva da caixa toracica e dos membros devido a paralisia
da musculatura. Essas criangas requisitam suporte nutricional com sondas e gastrostomia,
além de suporte ventilatorio com o uso de ventilagdo mecanica e aspiragdo de liquidos e
residuos presentes na faringe. Algumas crianc¢as apresentam uma sobrevida mais longa,
mas muitas falecem por volta dos dois anos de idade por complicagdes respiratdrias.

Por outro lado, pacientes com AME tipo 3 apresentam um curso clinico mais brando,
tendo melhor progndstico e maior expectativa de vida, inclusive com expectativa de se
alcancar a vida adulta, apesar do comprometimento motor. O paciente em questdo é um
adolescente de 15 anos de idade com AME tipo 3.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

O medicamento nusinersen se mostrou eficaz para o tratamento de pacientes com
AME tipo 1, sendo, para esses pacientes, uma opgao terapéutica garantida apds anadlise
pela CONITEC e elaboracao de PCDT direcionado a doenca.

A plataforma ClinicalTrials.gov (National Institute of Health) tem 33 estudos
registrados para pesquisa de nusinersen (Spinraza). Excluindo os resultados encontrados
com pesquisas em adultos ou em condig¢des diferentes de AME ou que na verdade utilizam
outros medicamentos, nao foi identificado um ensaio clinico com dados publicados sobre
o uso de nusinersen em pacientes com AME tipo 3.

Nado foram encontrados ensaios clinicos prospectivos, com o uso de nusinersen em
pacientes com AME tipo 3. Existem dados observacionais e/ou retrospectivos que sugerem
um pequeno ganho no desempenho neuromuscular desses pacientes. Esses ganhos sao
pequenos e inconsistentes dentre os diversos testes neuroldgicos aplicados.

AME é uma doenga cronica sem cura e com importante comprometimento da
funcionalidade e da qualidade de vida. Pacientes com AME tipo 3 apresentam um
progndstico melhor que aqueles com AME tipo 1 ou tipo 2, alcangando a adolescéncia e
vida adulta. Por isso, a utilizacdo de desfechos como “ganho de sobrevida” ou “ganho de
qualidade de vida” seriam interessantes. Também ndo foram encontradas publica¢des de
gualidade moderada ou alta que utilizem esses parametros.

5.3. Parecer
() Favoravel
( X') Desfavoravel
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5.4. Conclusao Justificada:

Nao existem dados de boa qualidade que assegurem o beneficio do medicamento
aos pacientes com AME tipo 3.

Apesar de soar razodvel que um medicamento que funciona em pacientes com AME
tipo 1 também funcione naqueles com AME tipo 3, isso ndo é uma afirmacao que possa ser
considerada cientificamente verdadeira. Como pacientes com AME tipo 1 apresentam
maior comprometimento/gravidade, um medicamento com potencial de beneficio tende
a se demonstrar mais eficaz justamente na parcela de pessoas com a doenca na forma mais
grave. Por vezes, quando o mesmo medicamento é testado em outros “espectros” da
mesma doenga, o beneficio ndo se sustenta.

Justifica-se a alegacao de urgéncia, conforme definicdo 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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5.6. Outras Informacgdes:

Consideragdes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento ndo é divulgada por motivo
de preservacao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP
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