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SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 2846/2022 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdao do solicitante

1.1. Solicitante: |
1.2. Origem: 252 Vara Civel Federal de Sao Paulo — TRF3

1.3. Processo n2: 5021576-06.2022.4.03.6100

1.4. Data da Solicitagdo: 11/11/2022

1.5. Data da Resposta: 24/11/2022

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 12/08/2014 — 08 anos

2.2. Sexo: M

2.3. Cidade/UF: S30 Paulo/SP

2.4. Histérico da doenca: Defeito de Beta Oxidag¢do de Acidos Graxos de Cadeia Longa

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)
O medicamento requerido é o fairmaco normalmente utilizado no tratamento da doenca
de que padece o autor (medicamento de escolha)?

Pacientes podem apresentar desordem de oxidacdo de acidos graxos de cadeia longa, os

quais sdo erros inatos do metabolismo. A doenca leva a producdo celular inadequada de

energia, causando desde hipotonia leve em adultos a morte subita na populagdo pediatrica.

A doenca é detectada por testes de rastreio de neonatal. E caso haja intervencdo precoce

com restricao dietética e fornecimento de acidos graxos de menor comprimento melhora

prognostico.

Pacientes sdo suplementados com Aacidos graxos de cadeia média ou com Dojolvi,

composto pelo farmaco triheptanoina. A triheptanoina pode ser considerada como

suplemento nutricional, por ser um triglicerideo de cadeia média que faz o papel de fonte

caldrica, ndo necessitando da via metabdlica anormal nesse perfil de pacientes.

Ha quanto tempo o medicamento passou a ser utilizado no tratamento dessa doenga e

com que resultados? Mencionar trabalhos que demonstrem os resultados.

O Dojolvi é aprovado pelo Food and Drug Administration desde o ano de 2020. A medicagdo

é produzida na Alemanha e importada pelo Brasil.

Existem multiplos estudos sobre a doenca e o uso da triheptanoina, a saber:

- relato de 3 casos publicado no Journal o Clinical Investigation no ano de 2002, com
descricao de reducdo de doenca cardiaca, lesdao muscular e fraqueza;
- ensaio clinico randomizado com 32 pacientes que randomizou pacientes com a

doenca para receber triheptanoina ou trioctanoina, sendo os pacientes do primeiro
grupo com melhores desfechos substitutos com fracdo de ejecdo do coracdo e
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menor massa ventricular, publicado no Journal of Inherited Metabolism Disorders
no ano de 2017;

- ensaio clinico fase 2 com acompanhamento por 78 semanas publicado no ano de
2019 no Journal of Inherited Metabolic Disorders que analisou 29 pacientes e
estabeleceu comparagdo com controles histéricos, sugeriu internagées mais curtas
e menos hospitazagdes por rabdomidlise;

- o estudo acima foi estendido, corroborando a reducdo de eventos como
hipoglicemia, doenca cardiaca e lesdo muscular em publicacdo realizada em 2021;

Pode-se perceber que sdo publicacdes em pequena quantidade e volume de pacientes
diminutos, algo diretamente relacionado a fato do tratamento ser caracterizado como
orfao, ou seja, relacionado a doenca rara.

Considerado o quadro clinico do autor, ele é elegivel para ser tratado com o
medicamento demandado?

Paciente do sexo masculino, 8 anos de idade, possui diagndstico de defeito de beta-
oxidagdo de acidos graxos de cadeia longa, sob acompanhamento em centro de referéncia
para cuidado a pacientes com erros inatos do metabolismo, e com indicacdo adequada da
medicacao solicitada Dojolvi.

O medicamento demandado esta incorporado no SUS? Houve proposta de incorporagao
ou de nao incorporagao pela Conitec?

O Dojolvi ndo foi avaliado para incorporacado ao SUS.

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

Ndo ha alternativas disponiveis no SUS.

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

Resposta prévia negativa.

A aplicacido do medicamento deve ocorrer em ambiente hospitalar? O medicamento
exige algum cuidado especial para o seu correto armazenamento (termolabilidade)?

A medicacdo é de administracdo por via oral misturada aos alimentos, portanto ndo ha
necessidade de ambiente hospitalar para seu uso. A medicacdo deve ser mantida entre 15
e 30 graus Celsius, protegido de luz e umidade, conforme multiplos fdrmacos usados por
via oral, com validade de 24 meses fechado e 90 dias apds abertura do frasco. Portanto,
ndo ha cuidado excepcional.

O medicamento pleiteado é considerado experimental? Possui registro na ANVISA?
Medicamento registrado na ANVISA sob o numero MS: 1.3964.0003, portanto ndo é
considerado experimental.

Desde quando? Se negativa a resposta, ha pedido de registro em andamento na ANVISA?
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Desde quando?
Medicacdo registrada na ANVISA desde 06 de agosto de 2021.
Outros esclarecimentos julgados pertinentes.

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: medicamento

DOJOLVI (Triheptanoina)

4.2. Principio Ativo: TRI-HEPTANOINA

4.3. Registro na ANVISA: 1396400030011

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

4.5. Descrever as opcoes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: ndo ha alternativas
disponiveis no SUS.

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

4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominagdo genérica: TRI-HEPTANOINA

4.7.2. Laboratoério: ULTRAGENYX BRASIL FARMACEUTICA LTDA

4.7.3. Marca comercial: DOJOLVI

4.7.4. Apresentacao: LIQ OR CT FR VD AMB X 500 ML + COP + SER DOS + ADAPT

4.7.5. Preco maximo de venda ao Governo: RS 40.192,78

4.7.6. Preco maximo de venda ao Consumidor: RS 53.497,93

4.8. Fonte do custo da tecnologia: Lista de pregos de medicamentos da ANVISA/CEMED.
Referéncia novembro de 2022. Disponivel em: https://www.gov.br/anvisa/pt-

br/assuntos/medicamentos/cmed/precos/capa-listas-de-precos

4.9, Recomendacdes da CONITEC: ndo avaliado

5. Discussao e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:
Respondido no item 3.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
Respondido no item 3.

5.3. Parecer
( X ) Favoravel

() Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada: medicacdo ndo disponivel no SUS, com sugestdo de beneficio
clinico para reducdo de doenca cardiaca e lesdo muscular.
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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 funcado
( )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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