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NOTA TECNICA N2 2818/2022- NAT-JUS/SP

1. Identificacdao do solicitante

1.1. Solicitante: |
1.2. Origem: 252 Vara Civel Federal de Sao Paulo

1.3. Processo n? 5026402-75.2022.4.03.6100

1.4. Data da Solicitagdo: 09/11/2022

1.5. Data da Resposta: 21/11/2022

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 2805/2008 — 14 anos
2.2 Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Histdrico da doenca: Fibrose Cistica — CID10 E84.8.

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)
(3) Aos especialistas do NAT-JUS/SP:
3.1. O medicamento requerido é o farmaco normalmente utilizado no tratamento da

doenca de que padece o autor? Ha quanto tempo o medicamento passou a fazer parte
da terapéutica da doenga em questao e com que resultados?

Por favor, ler a seguir.

3.2. O medicamento tem registro na Anvisa? Por ocasiao do registro do Trikafta, foram
feitas pela Anvisa exigéncias ao solicitante do registro no sentido de complementacao de
dados sobre a seguranca e a eficicia do medicamento? Se sim, quais foram essas
exigéncias? Elas foram ou estdao sendo cumpridas pelo fabricante?

Ha registro na ANVISA que permite o seu uso e comercializacdo no territério nacional.

3.3. E sobre o registro do medicamento na agéncia norte-americana (Food and Drug
Administration - FDA), ele também se deu mediante apresenta¢do de estudos
incompletos? Ou naquele caso, a seguranca e a eficacia foram aferidas a luz de estudos
completos?

Ha registro no FDA que permite o seu uso e comercializacdo no territério dos EUA.

3.4. Outros esclarecimentos reputados necessarios sobre o registro do medicamento no
FDA e mesmo na Anvisa.

3.5. O medicamento requerido esta incorporado ao SUS? Se negativa a resposta,
esclarecer se houve proposta de incorporacdo (ndao acatada) ou de ndo-incorporagao?
N3o ha parecer da CONITEC.

3.6. Ha protocolo clinico expedido pelo Ministério da Satide para o tratamento da FC com
o medicamento demandado?
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Ha PCDT sobre a doenca.

3.7. Ha associacdo de dois dos medicamentos do Trikafta que tenha sido analisada pela
Conitec e recomendada a incorporacdao? Houve a incorporagdao? Sobre essa dupla
associacdao, ha PCDT?

Sim. Ivacaftor + Tezacaftor (Symdeko): registro na ANVISA e avaliacdo desfavoravel pela
CONITEC.

3.8. Ha estudos que confrontem a eficicia de uma dupla associagdo com a tripla
demandada? Quais os resultados?

Por favor, ler a seguir.

3.9. O SUS oferece alternativa de tratamento? Qual?

Ha PCDT com as opc¢des terapéuticas possiveis.

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

3.11. Os parametros estabelecidos pela agéncia canadense CADTH para a manutenc¢ao do
tratamento com o Trikafta sdo cumulativos ou basta a apresenta¢ao de um deles para a
continuidade no uso do farmaco pelo paciente?

Trata-se de doenca cronica degenerativa. Independentemente do tratamento utilizado,
pacientes progridem seus sintomas e evoluem ao ébito em decorréncia de complicacdes
cronicas.

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: Medicamento

- Trikafta - Elexacaftor 100mg + Tezacaftor 50 mg + lvacaftor 75 mg = tomar 2
comprimidos pela manha junto com alimentos gordurosos. lvacaftor 150 mg = tomar 1
comprimido a noite junto com alimentos gordurosos.

4.2. Principio Ativo: TEZACAFTOR, ELEXACAFTOR, IVACAFTOR

4.3. Registro na ANVISA: 1382300050029

4.4. 0 produto/procedimento/medicamento estd disponivel no SUS: NAO

4.5. Descrever as opgoes disponiveis no SUS/Saude Suplementar:

- lvacaftor (Kalydeco): registro na ANVISA e avaliagao favoravel CONITEC;

- Ivacaftor + Lumacaftor (Orkambi): registro na ANVISA e avaliacdo desfavoravel pela
CONITECG;

- lvacaftor + Tezacaftor (Symdeko): registro na ANVISA e avaliacdo desfavoravel pela
CONITECG;

- Terapia tripla (Elexacaftor + Tezacaftor + Ivacaftor = Trikafta) Com registro ANVISA. Sem
avaliacdao CONITEC.
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4.9, Recomendacdes da CONITEC: Nao avaliado.

5. Discussao e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

e

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

A fibrose cistica € uma doenca causada por mutagdoes genéticas que levam a producdo, por
alguns orgaos, de secre¢cdes mais espessas do que deveriam ser. O principal 6érgao
acometido é o pulmdo. A producdo de muco espesso aumenta o risco de infeccdes
bacterianas de repeticdo e destruicdo do parénquima pulmonar.

O tratamento da doenca é baseado no uso de terapias inalatdrias que objetivam fluidificar
0 muco, além de tratamento das infec¢des pulmonares. O acometimento de outros 6rgaos,
como o pancreas, pode levar a outras terapias, como reposicao de enzimas pancreaticas.
Na ultima década, houve o surgimento de medicacdes novas, chamadas de moduladoras
da proteina CFTR (envolvida no mecanismo basico da doenca). Existem quatro destas
medicacdes até o momento: Kalydeco, Symdeko, Orkambi e Trikafta. Cada uma delas tem
uma indicacdo especifica, guiada principalmente pela mutagdo genética carregada pela
pessoa doente.

Trikafta € um medicamento que representa uma tripla terapia para fibrose cistica,
consistindo em elexacaftor, tezacaftor e o ivacaftor. A aprovacdo pela ANVISA ocorreu
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