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SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 2030/2022- NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Origem: 252 Vara Civel Federal de Sao Paulo
1.3. Processo n? 5010340-57.2022.4.03.6100
1.4. Data da Solicitagdo: 05/09/2022

1.5. Data da Resposta: 08/09/2022

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 17/02/1994 — 28 anos

2.2.Sexo: F

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Histédrico da doenga: Hiperfenilalaninemia (HFA) / Fenilcetondria - CID 10 E 70.

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

O medicamento requerido é o fairmaco normalmente utilizado no tratamento da doenga
de que padece a autora? Ha quanto tempo o medicamento passou a ser utilizado no
tratamento da doenca de que padece o autor e com que resultados?

R: O medicamento é utilizado associado a dietoterapia, esta disponivel no SUS desde 2018
para mulheres grdvidas ou que pretendem engravidar desde que repondam a medicacao.
O medicamento estd incorporado ao SUS, mas beneficia apenas as mulheres portadoras
da doenga Fenilcetonuria que estejam em periodo préconcepcional (fértil) ou que
estejam gestantes, assim, indaga, quais as razoes de ordem técnico-cientifica para a nao
inclusao das demais mulheres? A razao é arbitraria, ou técnica? Explicar.

R: Razao técnica, o medicamento ndo “cura” a doenca, apenas melhora a quantidade de
proteina que pode ser ingerida na dieta o que é importante no periodo de gestacao.

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

R: N3o ha medicagdo, mas dieta. No SUS existe apoio nutricionista e médico.

Havendo outros medicamentos fornecidos pelo SUS com eficiéncia semelhante, quais as
eventuais consequéncias negativas a saude do autor em razdao do uso do medicamento
intercambiavel, que poderiam ser evitadas pelo uso do pretendido?

A aplicacdo do medicamento deve ocorrer em ambiente hospitalar? O medicamento
exige algum cuidado especial para o seu correto armazenamento?

O que seria mais custoso ao Erdrio, o medicamento pretendido ou aqueles fornecidos
pelo SUS? Segundo o critério custo-efetividade, qual o mais indicado? Por qué?

Outros esclarecimentos julgados pertinentes
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R: Ndo ha outros medicamentos disponiveis.

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: Medicamento

- Kuvan (Dicloridrato de Sapropterina) 100mg

4.2. Principio Ativo: DICLORIDRATO DE SAPROPTERINA

4.3. Registro na ANVISA: 1733300040012

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

R: estd disponivel no SUS, consta do RENAME: dicloridrato de sapropterina 100 mg
comprimido A16AX07 Estratégico e Especializado, para mulheres que tem teste responsivo
ao medicamento, gravidas ou que pretendem engravidar.

4.5. Descrever as opgdes disponiveis no SUS/Salde Suplementar:

R: O SUS disponibiliza Complemento alimentar para paciente fenilcetonurico maior de 1
ano - féormula de aminoacidos isenta de fenilalanina (lata — por grama) e Complemento
alimentar para paciente fenilcetontrico menor de 1 ano - formula de aminoacidos isenta
de fenilalanina (lata — por grama), que pertencem ao grupo 2 cujo financiamento é de
responsabilidade das Secretarias de Estado da Saude.

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

4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominagao genérica: DICLORIDRATO DE SAPROPTERINA

4.7.2. Laboratério: BIOMARIN BRASIL FARMACEUTICA LTDA

4.7.3. Marca comercial: KUVAN

4.7.3. Apresentac¢ao: 100 MG COM SOL CT FR PLAS OPC X 30

4.7.4. Preco maximo de venda ao Governo: RS 4.098,64

4.7.5. Preco maximo de venda ao Consumidor: RS 5.455,43

4.8: Tratamento mensal:

4.8.1: Dose diaria recomendada: 8 cp/ dia

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

4.10. Recomendacgdes da CONITEC: Os membros da CONITEC presentes na 722 reuniao
ordinaria, no dia 8 de novembro de 2018, deliberaram, por unanimidade, recomendar a
incorporagdo no SUS do dicloridrato de sapropterina para o tratamento de mulheres com
Fenilcetonduria, com teste de responsividade positivo ao medicamento, e que estejam no
periodo pré-concepcional ou em periodo gestacional. Foi assinado o Registro de
Deliberagdo n? 390/2018.

Os membros da Conitec presentes na 972 Reunido Ordinaria, no dia 05 de maio de 2021,
deliberaram por unanimidade recomendar a ndo incorporacao do dicloridrato de
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sapropterina para o tratamento da fenilcetonuria acima de cinco anos de idade. O Plenario
da Comissdo considerou que nao foram acrescentadas novas evidéncias cientificas durante
a consulta publica e que o tratamento permanece nao sendo eficiente na perspectiva do
SUS. Foi assinado o Registro de Deliberacdo n2 614/2021.

5. Discussdo e Conclusdo

5.1. Evidéncias sobre a eficdcia e seguranca da tecnologia:

R: Consta do relatdério da Conitec:

“nao ha estudos que avaliem o uso desse medicamento em pacientes com FNC classica e
tampouco que abordem o seu impacto na qualidade de vida, no estado nutricional e de
crescimento e em alteragdes clinicas significativas no desenvolvimento neuromotor.”

“Ao que parece, a eficadcia do medicamento estaria restrita a diminuicdao dos niveis de
fenilalanina, que repercutiriam positivamente na tolerancia”.

O que permite uma liberdade de dieta, porém nao libera a restricdo de proteina.

Efeitos indesejdveis: Cefaléias, rinorréia dor faringolaringea congestdo nasal, tosse,
diarréia, vomitos, dor abdominal, hipofenilalaninemia.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
R: Melhora da tolerancia a quantidade de fenilalanina e uma dieta mais confortavel ao
paciente, embora ainda com bastante restrigao.

5.3. Parecer
() Favoravel
( x ) Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada:

Conitec e agéncia canadense, ndao recomendam, pois os dados para avaliar a sapropterina
sao insuficientes para dizer que a mesma favorece um beneficio clinico significativo e se é
custo-efetiva.

A Fenilcetonuria (FNC) é uma doenca genética, autossdmica recessiva, causada por
mutacdes no gene localizado no cromossomo 12g22-g24, o qual codifica a enzima hepatica
FAH. A auséncia ou deficiéncia desta enzima impede a conversao hepatica de fenilalanina
(FAL), um dos aminoacidos essenciais e mais comuns do organismo, em tirosina, causando
acumulo de fenilalanina (FAL) no sangue e em outros tecidos.

O medicamento solicitado reduz o nivel de intolerancia a fenilalanina, o que permite uma
maior ingestao de proteina na dieta, no caso dessa paciente de 28 anos, aumentou 37% a
tolerancia, mas a medicacdo nao exclui a necessidade dieta, durante a vida do paciente.
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Os estudos indicam que o maior beneficio de tratamento mais agressivo é na primeira
infancia, e ndo existem evidéncias que indiqguem maior beneficio do medicamento em
pacientes maiores de 5 anos.

Essa paciente tem 28 anos e o relatério médico encaminhado ndo cita preparacdo ou
desejo de gravidez, e nesse caso, 0 medicamento esta disponivel no SUS e ndo requer acao
judicial. Como a medicacdo ndo cura, e sim melhora a ingesta de proteinas, concluimos
concordando com os estudos e relatério da Conitec e desfavoravelmente a solicitagdo.

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

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

( x ) NAO
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5.6. Outras Informacdes:
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Consideragdes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento nao é divulgada por motivo
de preservagao do sigilo.
Equipe NAT-Jus/SP
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