TRIBUNAL DE JUSTIGCA DE SAO PAULO
m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS
_— ]

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 2056/2026 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Processo n2 5000976-90.2025.4.03.6703
1.3. Data da Solicitagdo: 05/03/2026

1.4. Data da Resposta: 27/03/2026

1.5. Requerida: SAUDE PUBLICA

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 15/09/1945 — 80 anos

2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Presidente Epitacio/SP

2.4. Histdrico da doenga: Sindrome Mielodispldsica — CID D46.9

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

Desde j4a, seguem os quesitos apresentados pelo magistrado, ja que o formuldrio veio
previamente preenchido pela parte:

1. Caso o medicamento seja incorporado, a parte autora se enquadra integralmente na
hipétese de incorporacao?

Sim. O paciente apresenta SMD de baixo risco com sideroblastos em anel, dependéncia
transfusional e falha a ESA, perfil clinico correspondente ao cenario estudado no ensaio
pivotal e descrito em bula.

2. Caso haja manifestagao contrdria da CONITEC para incorporagdo, a parte autora
apresentou evidéncias cientificas de alto nivel decorrentes de estudos posteriores a
avaliacdo pelo 6rgao?

Sim. O estudo MEDALIST (fase Ill, randomizado, duplo-cego) e suas analises subsequentes
fornecem evidéncia de alto nivel demonstrando beneficio clinico do luspatercepte em
pacientes com SMD com sideroblastos em anel dependentes de transfusao.

3. A parte autora esgotou todo o PCDT? Esgotou todas as alternativas disponiveis no SUS?
Sim, na pratica clinica descrita. O paciente recebeu interferon, azacitidina por longo
periodo e eritropoetina em dose maxima, com perda de resposta e persisténcia de
dependéncia transfusional.

4. Quais sao todas as indicagOes terapéuticas aprovadas pela ANVISA para o medicamento
pretendido?

Luspatercepte (Reblozyl®) esta aprovado para:
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Anemia dependente de transfusdo em pacientes adultos com sindrome mielodisplasica
de risco muito baixo, baixo ou intermediario com sideroblastos em anel apds falha ou
inadequada resposta a agentes estimuladores da eritropoiese.

Anemia dependente de transfusdo em pacientes adultos com B-talassemia.

5. A indicagdo especifica para [CID da parte autora] consta como uso aprovado/autorizado
pela ANVISA para o medicamento pleiteado?

Sim. A indicagdao para SMD com sideroblastos em anel dependente de transfusdao apds
falha de ESA consta em bula aprovada pela ANVISA.

6. Caso a indicacdao nao esteja aprovada, trata-se de uso off-label do medicamento?

Nao. Trata-se de uso on-label, compativel com a indicagdo aprovada pela ANVISA.

7. Existem ensaios clinicos randomizados de qualidade metodolégica adequada (Fase lll,
duplo-cego, controlados) que demonstrem a eficicia e seguranca do medicamento
especificamente para o quadro da parte autora?

Sim. O estudo MEDALIST é fase lll, randomizado, duplo-cego, controlado por placebo,
demonstrando eficacia do luspatercepte em SMD com sideroblastos em anel dependente
de transfusdo apds falha de ESA.

8. Os estudos disponiveis demonstram:

a) Superioridade em relacdo as opg¢des disponiveis no SUS?

Sim, em relagdo ao suporte transfusional isolado ou placebo, aumentando a taxa de
independéncia transfusional.

b) Ganho de sobrevida global estatisticamente significativo?

Ndo demonstrado de forma robusta. O beneficio principal foi hematolégico
(independéncia transfusional).

¢) Ganho de sobrevida livre de progressdo?

Nao foi o desfecho principal do estudo, e ndo ha evidéncia consistente de ganho
significativo nesse desfecho.

d) Melhora de qualidade de vida mensuravel?

Sim, indiretamente, pela redu¢dao da dependéncia transfusional e da carga transfusional,
associadas a melhor funcionalidade e menor sobrecarga de ferro.

9. O esquema proposto estd em conformidade com:

a) Protocolos internacionais reconhecidos?

Sim. Diretrizes como NCCN e ESMO recomendam luspatercepte para SMD com
sideroblastos em anel dependente de transfusdo apos falha de ESA.

b) Bula aprovada pela ANVISA?

Sim.

c) Literatura cientifica de qualidade?

Sim. Baseado em ensaio clinico fase lll de alta qualidade metodoldgica.
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10. Qual a taxa de sobrevida global do medicamento pretendido em relacdo aos demais
tratamentos disponiveis no SUS?

Nao ha evidéncia robusta de melhora significativa de sobrevida global em comparagdo
direta com outras terapias disponiveis; o beneficio principal demonstrado é
independéncia transfusional (38% vs 13% no MEDALIST).

11. Qual a taxa de sobrevida global do medicamento em relagdao aos demais tratamentos
ja realizados pela parte autora?

Ndo ha estudos comparando diretamente luspatercepte com azacitidina, interferon ou
ESA apds falha terapéutica; portanto ndo é possivel estimar diferenca objetiva de
sobrevida global, sendo o beneficio principal reducdao da dependéncia transfusional.
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4. Descricdo da Tecnologia
4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Medicamento Principio Ativo Registro na Disponivel no Opgdes disponiveis no SUS / Informagdes sobre o Existe Genérico ou
ANVISA Sus? financiamento Similar?
REBLOZYL — 174mg/dia a cada lfilgrastim, talidomida, quJir.nioteralpia e transplante de )
3 semanas, intervalo de 21 LUSPATERCEPT 1018004110011 NAO* eclulas tnonta hetnatopolitieas, akmdetratamentosde N
S et contintic suporte como eritropoetina e transfusdes.
! Dependente de protocolo do CACON e UNACON *

*Os medicamentos oncoldgicos pertencem a Assisténcia Oncoldgica, dessa forma ndo integram a Relagdo Nacional de Medicamentos Essenciais (RENAME). Os Centros de
Assisténcia de Alta Complexidade em Oncologia (CACON) e as Unidades de Assisténcia de Alta Complexidade em Oncologia (UNACON) sdo os responsdveis pela escolha de
medicamentos e protocolos a serem ofertados a populagao.

Medicamento Marca Comercial Laboratério Apresentagdo PMVG Dose Custo Anual*
BRISTOL-MYERS SQUIBB RS$ 9963,74 :
REBLOZYL REBLOZYL FARMACEUTICA LTDA 25 MG PO LIOF SOL INJ SC CT FA VD TRANS 3 doses/dia RS 25.457.355,70

CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO RS 25.457.355,70

* Calculo anual somente para medicamentos ndo incorporados na politica publica do SUS, mas com registro na ANVISA, conforme Tema de Repercussao Geral n? 1234,
4.2. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos CMED/Anvisa — Referéncia mar¢o/2026.
4.3. Recomendagdes da CONITEC: ( ) RECOMENDADO (X ) NAO RECOMENDADO () NAO AVALIADO

Até o momento, luspatercepte ndo foi incorporado ao SUS para tratamento da sindrome mielodispldsica com sideroblastos em anel,
embora seja aprovado por agéncias regulatdrias internacionais.
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5. Discussao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia:

O luspatercepte é uma proteina de fusdo recombinante que atua como modulador
da maturacgao eritroide, ligando-se a ligantes da superfamilia TGF-B e reduzindo sinais
inibitorios sobre a eritropoiese tardia. Em agosto de 2025, a prépria documentacao oficial
da CONITEC passou a registrar que a bula aprovada no Brasil inclui, entre outras, a indicagdo
para pacientes adultos com anemia dependente de transfusdo devido a SMD de risco muito
baixo a intermediario com sideroblastos em anel, refratarios, intolerantes ou inelegiveis a
ESA. Esse mecanismo é particularmente relevante na SMD com sideroblastos em anel,
doenca em que ha eritropoiese ineficaz e anemia cronica frequentemente transfusao-
dependente.

A principal evidéncia clinica para esse cenario é o estudo MEDALIST, ensaio clinico
fase Ill, randomizado, duplo-cego, controlado por placebo, publicado no New England
Journal of Medicine por Fenaux et al. O estudo incluiu pacientes com SMD de risco muito
baixo, baixo ou intermedidrio, com sideroblastos em anel, dependéncia transfusional de
hemdcias e falha, intolerancia ou improbabilidade de resposta a agente estimulador da
eritropoiese. Essa populacdo é diretamente comparavel ao caso em andlise, ja que o
paciente apresenta anemia grave, dependéncia transfusional e falha a eritropoetina em
dose maxima.

No MEDALIST, o desfecho principal foi independéncia transfusional por pelo menos
8 semanas durante as primeiras 24 semanas de tratamento. O resultado foi
significativamente superior com luspatercepte: 38% dos pacientes no braco ativo atingiram
independéncia transfusional versus 13% no braco placebo. Em desfechos secundarios,
também houve vantagem do luspatercepte para independéncia transfusional em janelas
mais longas e redu¢ao da carga transfusional. Em termos praticos, isso significa que o
medicamento ndo apenas aumenta a chance de interromper temporariamente as
transfusdes, mas também reduz a necessidade cumulativa de hemocomponentes, fator
clinicamente relevante em pacientes idosos com anemia cronica.

A magnitude do beneficio observada no MEDALIST é especialmente importante
porgue se trata de populacdo com opc¢des terapéuticas limitadas apds falha de ESA. Antes
do luspatercepte, a conduta habitual nesses pacientes frequentemente se restringia a
suporte transfusional, quelacdo de ferro em casos selecionados, ou uso de terapias
hipometilantes em contextos especificos. O estudo mostrou que o luspatercepte oferece
beneficio hematoldgico objetivo em um nicho no qual a resposta a eritropoietina ja se
esgotou, justamente a situagdo descrita neste caso.

Quanto a seguranga, o MEDALIST demonstrou perfil globalmente manejavel.

Os eventos adversos mais comuns incluiram fadiga, diarreia, astenia, tontura e dor
Ossea/articular, em geral de intensidade leve a moderada. Ndo houve sinal de toxicidade
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medular grave que inviabilizasse seu uso como estratégia de correcao da anemia, e o
farmaco foi desenvolvido justamente para atuar no eixo eritroide, e ndo como tratamento
citotdxico antileucémico. Em pacientes idosos, esse aspecto é particularmente relevante,
pois permite buscar beneficio hematoldgico sem a carga toxica tipica de regimes intensivos.

Do ponto de vista de diretrizes, materiais do NCCN ja descrevem o luspatercepte
como opg¢ao para anemia em SMD de baixo risco, especialmente em pacientes com
sideroblastos em anel e necessidade transfusional, apos falha de ESA. A documentacgao da
ESMO também reconhece o papel do luspatercepte no manejo da anemia da SMD de
menor risco, compativel com a populagao estudada no MEDALIST. Essas recomendagdes
reforcam que o uso solicitado ndo é experimental do ponto de vista cientifico, mas alinhado
a pratica hematoldgica contemporanea em pacientes selecionados.

Ha, contudo, algumas limitagdes metodoldgicas e de aplicabilidade que devem ser
explicitadas.

O MEDALIST comparou luspatercepte com placebo, e ndo com estratégias ativas
como azacitidina, lenalidomida ou outros manejos dirigidos por subtipo molecular;
portanto, a superioridade demonstrada é inequivoca em relagdo ao suporte padrao, mas
ndo responde a todas as comparac¢des terapéuticas possiveis. Além disso, o principal
beneficio do estudo foi em independéncia transfusional e ndo em sobrevida global ou
prevengdo comprovada de transformac¢do leucémica. Assim, embora o medicamento
melhore o controle da anemia, ndo ha evidéncia robusta de que reduza por si sé o risco de
progressao para LMA.

No caso concreto, isso é central: o paciente tem 80 anos, ECOG 1, auséncia de
comorbidades relevantes e anemia grave com dependéncia transfusional, tendo ja
recebido interferon, azacitidina por 2 anos e eritropoetina em dose maxima, com perda de
resposta. Sob a dtica técnico-cientifica, o histdrico terapéutico demonstra esgotamento de
abordagens prévias relevantes para o controle da anemia. Ainda que o luspatercepte nao
seja formalmente uma terapia antileucémica para impedir transformagao em LMA, ele se
encaixa com precisao no objetivo clinico atual, que é reduzir a dependéncia transfusional
e melhorar a eritropoiese em paciente com SMD com sideroblastos em anel apds falha de
ESA.

Ha também um ponto regulatério importante: em documento oficial de 2025, a
CONITEC registrou que a bula brasileira passou a contemplar SMD de risco muito baixo a
intermedidrio com anemia dependente de transfusdo, incluindo o subgrupo com
sideroblastos em anel refratario, intolerante ou inelegivel a ESA. Isso fortalece a adequag¢ao
regulatéria do pedido, ainda que a tecnologia ndo esteja amplamente incorporada ao SUS
para essa indicagao. Em outras palavras, trata-se de uso com base cientifica e respaldo
regulatério, mas com limitagdo de acesso publico.
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Em sintese, a evidéncia de maior qualidade disponivel demonstra que o
luspatercepte é eficaz para reduzir dependéncia transfusional em pacientes com SMD de
baixo risco com sideroblastos em anel, apds falha a ESA, com perfil de seguranca aceitavel
e reconhecimento em diretrizes internacionais. No presente caso, a correspondéncia entre
a populacdo estudada e o quadro clinico é alta: paciente idoso, funcional, transfusao-
dependente, com perda de resposta a estratégias anteriores, inclusive ESA em dose
maxima. A principal limitacdo é que o beneficio esperado é predominantemente
hematoldgico e transfusional, e ndo de modificagdo inequivoca da histéria natural quanto
a progressao para LMA.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia

Independéncia transfusional em aproximadamente 30-40% dos pacientes
Reducdo da frequéncia transfusional

Melhora da qualidade de vida

Possivel reducdo da sobrecarga de ferro associada as transfusdes

6. Conclusao

6.1. Parecer

( X ) Favoravel

() Desfavoravel

6.2. Conclusdo Justificada

O paciente apresenta sindrome mielodisplasica com sideroblastos em anel, anemia
grave e dependéncia transfusional, mantendo bom performance status (ECOG 1) e ja tendo
recebido previamente interferon, azacitidina por 2 anos e eritropoetina em dose maxima,
com perda de resposta. Esse histérico demonstra falha de abordagens relevantes
previamente utilizadas e define cenario clinico compativel com necessidade de terapia
voltada especificamente ao controle da anemia.

As evidéncias do estudo MEDALIST demonstram que o luspatercepte aumenta de
forma significativa a chance de independéncia transfusional em pacientes com SMD de
baixo risco com sideroblastos em anel apds falha de ESA, exatamente o perfil clinico
predominante neste caso. O beneficio esperado é a redugdo da necessidade transfusional,
com potencial melhora clinica, funcional e de qualidade de vida, além de menor exposi¢cdao
cumulativa as complica¢des da hemotransfusao cronica.

Embora ndo haja evidéncia robusta de ganho em sobrevida global ou prevencao
comprovada de transformagdo para LMA, o conjunto da literatura, das diretrizes e do
enquadramento regulatdrio sustenta que o luspatercepte é uma opgdo tecnicamente
apropriada para o objetivo terapéutico atual. Assim, de forma objetiva, conclui-se que a
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indicacao de luspatercepte é justificada no caso concreto, por adequacao clinica, respaldo
cientifico e falha documentada das estratégias prévias voltadas ao controle da anemia.

Ressalta-se que o Ministério da Saude e as Secretarias de Saude ndo distribuem nem
fornecem medicamentos contra o cancer, assim como a tabela de procedimentos
guimioterapicos do SUS nao se refere a medicamentos, mas sim, situagées tumorais e
indicacdes terapéuticas especificadas em cada procedimento descrito e independentes de
esquema  terapéutico  utilizado (a tabela pode ser  acessada em
http://sigtap.datasus.gov.br/tabela-unificada/app/sec/inicio.jsp). O SUS prevé a
organizagao da ateng¢do oncoldgica por meio da criagdo e manutenc¢dao de Unidades de
Assisténcia de Alta Complexidade em Oncologia (UNACON) e Centros de Assisténcia
Especializada em Oncologia (CACON). A responsabilidade de incorporacgdo e fornecimento
de medicamentos é de cada hospital credenciado, seja ele publico ou privado, com ou sem
fins lucrativos. A portaria n? 140, de 27 de fevereiro de 2014 normatiza sobre o
funcionamento de UNACON e CACON e informa que cada instancia “deve,
obrigatoriamente, ser a porta de entrada deste usudrio, responsabilizando-se pela
prescricao e avaliacdo do usuario que sera atendido também no servico adicional”.

Os hospitais credenciados para atendimento em oncologia devem, por sua
responsabilidade, dispor de protocolo clinico institucional complementar, destinado a
orientar a tomada de decisdo por pacientes e médicos, avaliar e garantir qualidade na
assisténcia, orientar a destinacdo de recursos na assisténcia a saude e fornecer elementos
de boa pratica médica.

A tabela de procedimentos do SUS ndo refere medicamentos oncoldgicos, mas
situagdes tumorais especificas, que orientam a codificacdo desses procedimentos e sao
descritos independentemente de qual esquema terapéutico seja adotado. Os
estabelecimentos habilitados em Oncologia pelo SUS sdo os responsdveis pelo
fornecimento dos medicamentos necessarios ao tratamento do cancer que, livremente,
padronizam, adquirem e prescrevem, devendo observar protocolos e diretrizes
terapéuticas do Ministério da Saude, quando existentes.

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

(X ) SIM, com risco de lesdo de érgdo ou comprometimento de funcdo

( ) NAO
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8. Outras Informac6es — 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.

ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

A ANVISA é uma agéncia reguladora vinculada ao Ministério da Salude 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
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC - Comiss3o Nacional de Incorporagio de Tecnologias no Sistema Unico de Saude.
A CONITEC é um 6rgdo colegiado de cardter permanente do Ministério da Saude, que tem
como fungdo essencial assessorar na definicdo das tecnologias do SUS. E responsével pela
avaliacdo de evidéncias cientificas sobre a avaliacdo econ6mica, 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 prioritarias da populacio
brasileira, contemplando o tratamento da maioria das patologias recorrentes do pais.
https://bvsms.saude.gov.br/bvs/publicacoes/relacao _nacional medicamentos 2024.pdf

REMUME - Relagdo 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 verificacdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
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gestores do SUS. Sao baseados em evidéncia cientifica e consideram critérios de eficacia,
seguranga, 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 sao 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
atengdo. O Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
que tratam os principais problemas e condi¢des de saude da populag¢do brasileira na
Atencdo Primdria a Saude. O financiamento desse Componente é responsabilidade dos trés
entes federados. A responsabilidade pela aquisicao e pelo fornecimento dos itens a
populagdo fica a cargo do ente municipal, ressalvadas as variagdes de organizagao
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¢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 federacdo 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 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 cronico-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
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Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) publicados pelo Ministério da Saude.
Os medicamentos que constituem as linhas de cuidado para as doengas contempladas
neste Componente estao divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizac¢ao distintas.

A autoria do presente documento nao é divulgada, nos termos do artigo 32, §12, da
Resolugdo n2 479/2022, do Conselho Nacional de Justica.
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