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NOTA TECNICA N2 2869/2025- NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1.Soficitante: [
1.2. Processo n? 5005031-91.2024.4.03.6130

1.3. Data da Solicitacdo: 24/04/2025

1.4. Data da Resposta: 03/06/2025

2. Requerido
SAUDE PUBLICA

3. Paciente

3.1. Data de Nascimento/Idade: 28/06/1951 - 73 anos
3.2. Sexo: Feminino

3.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

3.4. Historico da doenga: Leucemia Mieloide — CID C92.1

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

Solicito ao especialista do NATJUS a resposta aos seguintes quesitos:

1. O medicamento solicitado tem registro na ANVISA? e caso negativo se: (i) existe
pedido de registro do medicamento no Brasil (salvo no caso de medicamentos 6rfaos
para doencas raras e ultrarraras); (ii) existe registro do medicamento em renomadas
agénciasde regulacdo no exterior; e (iv) ha substituto terapéutico comregistro no Brasil;

Sim. O ponatinibe possui registroativo na ANVISA desde 2016 para o tratamento de
leucemia mieloide cronica (LMC) resistente ou intolerante a multiplos ITKs.

2. Em caso dendoregistro do medicamento na ANVISA, ha pesquisassuficientesno Brasil
e no mundo a atestar a seguranga do medicamento considerando-se inclusive
particularidades similares ao caso concreto do autor?

Nao se aplica. O medicamento ponatinibe possui registro ativo na ANVISA desde
2016, sendo aprovado para o tratamento de leucemia mieloide crénica (LMC) refrataria ou
com mutacgodes resistentes, como T315I.

Além disso, ha extensa literatura cientifica internacional comprovando sua eficacia
e seguranca, incluindo estudos multicéntricos como o PACE (Cortes et al., 2013; Nicolini et
al., 2018), diretrizes da NCCN (2025) e ELN (2023), além de registro em agéncias
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internacionais como FDA (EUA) e EMA (Europa).
Portanto, ndo se trata de um medicamento sem registro, e hd ampla validacao
cientifica em contextos clinicos semelhantes ao do caso

3. O medicamento solicitado, é o farmaco normalmente utilizado no tratamento da
doenca de que padece o autor?

Sim. O ponatinibe é amplamente recomendado para casos de LMC com falha a
multiplos ITKs, conforme diretrizes da NCCN (2025) e ELN (2023).

4. O medicamento é indicado ao autor (considerando-se a sua mutagcdo genética
especifica-cf.exame genético acostado nainicial-id. 352621827), podendo se afirmar ser
este seguro e eficaz no tratamento no caso concreto?

Sim. O ponatinibe é indicado especificamente para pacientes com leucemia
mieloide crbnica (LMC) que apresentam mutacdes resistentes, como a mutac¢ao T315I,
conforme evidenciado no exame genético mencionado (id. 352621827). Esta mutacado
confere resisténcia a inibidores de tirosina quinase de primeira e segunda geracao (ex:
imatinibe, dasatinibe), tornando o ponatinibe a principal e mais eficaz opcao terapéutica
para controle da doenca neste contexto.

A seguranca e eficacia do ponatinibe em pacientes com muta¢ao T315| foram
amplamente demonstradas no estudo PACE, no qual pacientes portadores dessa mutagao
apresentaram taxa de resposta citogenética maior de 70%. Diretrizesinternacionais, como
as da NCCN (2025) e ELN (2023), reforcam o uso do ponatinibe como terapia padrdo para
este perfil genético especifico, com monitoramento clinico adequado.

Portanto, no caso concreto da paciente, o uso do ponatinibe é tecnicamente
adequado, seguro e respaldado por evidéncias cientificas robustas para o manejo da LMC
refrataria associada a mutacdo T315l.

5. Ha quanto tempo ele foiincorporado a terapéutica da doenca do autor? Integra alista
do SUS de medicamentos fornecidos, observados os critérios de universalidade e
isonomia? Juntar Relatério relativo a Incorporagdo desse medicamento. Caso ndo esteja
incorporado, ja houve recomendacao da CONITEC para incorporar ou para nao
incorporar. Comentar a decisao.

O medicamento ponatinibe foi incorporado a terapéutica internacional da
leucemia mieloide crénica (LMC) a partir de 2013, com aprovacao pela FDA (EUA), e possui
registro ativo na ANVISA desde 2016. No entanto, até a presente data, ndo integra a lista
de medicamentos fornecidos pelo SUS, ou seja, ndo esta incorporado ao Sistema Unico de
Saude, conforme os critérios de universalidade e isonomia.
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A CONITEC (Comissao Nacional de Incorporacao de Tecnologias no SUS) ainda ndo
publicou recomendacdo oficial para incorporacdo ou nao incorporacdo do ponatinibe.
Consequentemente, nao ha relatério formal de recomendagao ou recusa de sua
incorporacao. Isso implica que o medicamento permanece fora da lista do SUS, apesar de
seu uso ser respaldado por diretrizes internacionais e registro sanitario valido no Brasil.
Do ponto de vista técnico, a auséncia de alternativas terapéuticas equivalentes no SUS
para pacientes refratariosa multiplos ITKs, como a paciente em questao, torna a concessao
do ponatinibe necessdria para garantir o controle adequado da doenga.

6. 0 medicamento solicitado é substituivel por outro ou outrosfornecidos pelo SUS, com
eficiéncia equivalente?

Ndo. Nao ha no SUS ITK com eficdcia equivalente ao ponatinibe em casos
refratarios a imatinibe e dasatinibe.

7. Havendo outros medicamentos fornecidos pelo SUS com eficiéncia semelhante, quais
as eventuaisconsequénciasnegativasasaude do autor emrazio do uso do medicamento
intercambidvel, que poderiam ser evitadas pelo uso do pretendido?

Atualmente, nao ha medicamentos fornecidos pelo SUS com eficiéncia semelhante
ao ponatinibe para o tratamento de leucemia mieloide crénica (LMC) refrataria apods falha
a imatinibe e dasatinibe. Os ITKs disponiveis no SUS sdo imatinibe, dasatinibe e nilotinibe,
gue ja ndo sao eficazes para esta paciente, conforme evolucao clinica refratdria descrita.

A utilizacao de medicamentos intercambidveis do SUS nesta situacao, ou seja, de
ITKs de primeira e segunda geracao, resultaria em faléncia terapéutica continua, com as
seguintes consequéncias negativas a saude da paciente:

Progressdo acelerada da LMC para fases avancadas (acelerada ou bldstica), com
alto risco de mortalidade;

Agravamento hematoldgico, como pancitopenia, infec¢des graves e necessidade de
suporte transfusional frequente;

Perda de tempo terapéutico critico, comprometendo ainda mais as chances de
controle da doenga;

Deterioracao da qualidade de vida com aumento de sintomas constitucionais e
hospitalizac¢des.

O uso do ponatinibe evita essas consequéncias, por ser a Unica op¢ao capaz de
controlar a LMC refratdria em pacientes que ndo respondem aos tratamentos
padronizados do SUS. Portanto, insistir em alternativas ineficazes traz risco direto e
imediato a vida da paciente.
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8. Considerando-se os documentos acostados e sobretudo o exame genético da
patologia do autor (id. 352621927) seria adequada outra terapia com medicamento
aprovado pela ANVISA ou/e incorporado ao SUS?

N3o. O ponatinibe é a Unica opc¢ao eficaz aprovada pela ANVISA para LMC refrataria com
falha a multiplos ITKs e sem indicacdo de transplante.

9. O medicamento prescrito é eficaz e seguro para o tratamento do paciente,
considerando-se a sua variagdo genéticae evolucao da doenga? Qual expectativa com o
uso do medicamento? Possui eficacia acuratoria?

Sim. O medicamento ponatinibe é considerado altamente eficaz e seguro para o
tratamento de leucemia mieloide crénica (LMC) em pacientes que apresentam resisténcia
a multiplos inibidores de tirosina quinase (ITKs), como imatinibe e dasatinibe, e em especial
para aqueles portadores da mutacdo T315l, conhecida por conferir alto grau de resisténcia
terapéutica.

A eficdcia do ponatinibe foi comprovada no estudo clinico multicéntrico PACE, no
qual pacientes com essa mutagdao demonstraram taxas de resposta citogenética maior de
70%, além de controle duradouro da doenca. A seguranca do medicamento é considerada
adequada desde que seja realizado monitoramento clinico rigoroso, especialmente para
eventos cardiovasculares, com possibilidade de ajuste de dose conforme tolerancia
individual.

Expectativa terapéutica no caso concreto:

Reducao da carga leucémica, com resposta hematoldgica e molecular significativa;

Estabilizacdo clinica da paciente, prevenindo evolucao para fases acelerada ou
blastica da doenga;

Aumento da sobrevida livre de progressao e da sobrevida global;

Melhoria na qualidade de vida, permitindo tratamento ambulatorial e oral
continuo.

Eficacia acuratdria:

O ponatinibe possui eficacia direcionada (acurada) para pacientes com mutacoes
BCR-ABL resistentes, sendo o unico ITK aprovado com atividade comprovada contra a
mutacdo T315l. Sua acdo especifica o torna insubstituivel nesse contexto clinico, sendo
reconhecido por diretrizes internacionais como a NCCN (2025) e ELN (2023) como o
tratamento de escolha.

Portanto, o ponatinibe é a Unica alternativa terapéutica eficaz e segura para a
paciente, com potencial real de controle da doenca, alinhado a sua variacdo genética e
histérico de falha terapéutica.
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A paciente apresenta falha terapéutica a imatinibe e dasatinibe, sem possibilidade
de transplante, e portanto enquadra-se plenamente nasindicacdes para uso do ponatinibe,
conforme diretrizes da NCCN (2025) e ELN (2023).

10.0 uso do medicamento consideradas as particularidades do caso concreto teria
"natureza experimental"?

N3ao. O medicamento ponatinibe ndao possui natureza experimental no contexto do
caso apresentado. Trata-se de um farmaco com registro ativo na ANVISA desde 2016,
aprovado para o tratamento de leucemia mieloide crénica (LMC) em pacientes que
apresentaram resisténcia ou intolerancia a multiplos inibidores de tirosina quinase (ITKs),
ou que possuem mutacoes especificas resistentes, como a T315I.

Além disso, o ponatinibe é amplamente recomendado em diretrizes clinicas
internacionais reconhecidas, como a NCCN (2025) e a ELN (2023), sendo considerado
tratamento de padrdo estabelecido para LMC refrataria em casos semelhantes ao da
paciente.

Portanto, o uso do ponatinibe, embora ndao incorporado ao SUS, é amparado por
evidéncias cientificas robustas, registro sanitario valido, e ndo se caracteriza como uso
experimental, mas sim como uso regular e validado para o perfil clinico apresentado.
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5. Descricao da Tecnologia

5.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Medicamento PHODICIALNG Registro na Disponivel no Opgoes disponiveif no S.US / Informagdes sobre o Existe .Ge.rlérico ou
ANVISA SuUs? financiamento Similar?
PONATINIBE 139000001002 NAO Im.atlnlbe, Dasatllnlbe,' Nilotinibe, H|dr0X|ur?|a, NAO
CLORIDRATO DE PONATINIBE Alfa-interferona, citarabina, transplante de células-
(ICLUSIG) 2 .
tronco hematopoiéticas
Medicamento Marca Comercial Laboratério Apresentagao PMVG Dose Custo Anual*
PINT PHARMA PRODUTOS 45 MG COM REV FR PLAS PEAD Tomar
SEORDRMIO DS ICLUSIG MEDICO-HOSPITALARES E RS 19.402,04 Eomp i RS 232.824,48
PONATINIBE OPCX 30 (45mg) 1 x
FARMACEUTICOS LTDA -

CUSTO TOTAL ANUAL - PREGO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO

RS 232.824,48

MEDICO PRESCRITOR

SAUDE PUBLICA

* Cdlculo anual somente para medicamentos ndo incorporados na politica publica do SUS, mas com registro na ANVISA, conforme Tema de Repercussdo Geral n? 1234,

5.2. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos CMED/Anvisa - Referéncia 05/2025

5.3. Recomendacgdes da CONITEC: Até o momento, ponatinibe ndo foi incorporado ao SUS. Contudo, possui registro sanitario valido

na ANVISA, e é recomendado por diretrizes internacionais como NCCN (2025) e ELN (2023) para pacientes com falha a multiplos 1 TKs,

sem opgao de transplante, ou com mutagdes BCR-ABL resistentes. Na 852 reunido, ocorrida nos dias 4 e 5 de fevereiro de 2020, os

membros da CONITEC aprovaram o atual PCDT de Leucemia Mieloide Cronica em adultos. O Cloridrato de Ponatinibe ndo foi avaliado

pela CONITEC.
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6. Discussdo e Conclusao

6.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

A leucemia é uma doenga maligna da célula hematopoiética, mais especificamente
dos leucécitos, células de defesa ou “células brancas” do sangue. Essa célula maligna se
prolifera de forma descontrolada na medula dssea, se acumula, substitui os elementos
normais dessa regido e o excesso dessas células é identificado no sangue periférico.

A maioria dos casos surge sem motivo aparente. O tipo da leucemia vai depender
do tipo de célula sanguinea que se tornou cancerosa e de seu crescimento rapido ou lento,
0 que basicamente caracteriza a doenca na sua forma aguda ou croénica. Dessa forma,
existem varios tipos de leucemia, sendo as quatro principais: leucemia mieloide aguda
(LMA), leucemia mieloide crénica (LMC), leucemia linfocitica aguda (LLA) e leucemia
linfocitica cronica (LLC).

A leucemia mieloide cronica (LMC) é uma doenca clonal maligna caracterizada pela
superproducao de células mieloides. Corresponde a 15% de todas as leucemias em
pacientes adultos, com leve predominancia no sexo masculino, e a idade média na
apresentacao é de 67 anos.

A LMC esta associada a fusdo de dois genes: o BCR (no cromossomo 22) e o ABL1
(no cromossomo 9), resultando no gene hibrido BCR-ABL1 (gene leucemia-especifico). Essa
fusdao anormal geralmente resulta de uma translocagdo reciproca entre os cromossomos 9
e 22, que da origem a um cromossomo anormal chamado cromossomo Philadelphia (Ph).
Ou seja, esse cromossomo abriga o gene de fusdo BCR-ABLL. E esse gene hibrido BCR-ABL1
é detectavel pelo exame PCR (reacdo em cadeia da polimerase, do inglés polymerase chain
reaction). O gene BCR-ABL1 resulta na formacdo de um produto génico Unico, a proteina
de fusdo BCR-ABLI. Esta nova proteina possui atividade de tirosina quinase que participa
do metabolismo celular e é responsavel pela patogénese da LMC, induzindo a medula dssea
a proliferar o clone de células mieloides malignas.

Em sintese, a LMC ocorre em trés fases distintas: cronica, de transformacado (ou
acelerada) e blastica (ou aguda).

- Fase cronica: apresenta-se com leucocitose (excesso de leucdcitos) e ndo ha
alteracdo significativa da medula 6ssea. Usualmente o diagndstico é realizado nessa fase e,
em pacientes ndo tratados, ela progride para uma fase mais avangada em 3 a 5 anos.

- Fase acelerada ou de transformacao: caracterizada por uma perda progressiva da
diferenciagao celular.

A caracteristica clinica da LMC é a producdo descontrolada de granulécitos (um tipo
de célula de defesa) maduros e em maturacdo, predominantemente neutrdéfilos, mas
também basofilos e eosindfilos. Na auséncia de tratamento, a LMC tem um curso clinico
trifasico ou bifasico a medida que progride de uma fase croénica para uma fase acelerada e
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uma crise blastica terminal. Algumas vezes passa da fase cronica diretamente para a crise
blastica, principalmente quando a fase blastica é linfoide.

O diagndstico da LMC é feito pela demonstracdao da presenca do cromossomo
Philadelphia (22g-) com presenca de translocac¢do t (9;22) (q34;911) e/ou rearranjo BCR-
ABL, identificado por um exame de citogenética, FISH ou método molecular, em pacientes
com leucocitose (e ocasionalmente trombocitemia) persistente.

A leucemia mieloide cronica (LMC) é caracterizada pela presenca do gene de fusdo
BCR-ABL1, cuja proteina tirosina quinase é o alvo dos ITKs. A falha ao tratamento com ITKs
de primeira (imatinibe) e segunda geragao (dasatinibe) ocorre em até 30% dos pacientes,
por resisténcia ou intolerancia.

A LMC n3ao é uma doenca curdavel com a terapia medicamentosa, sendo o
transplante de medula éssea (TMO) alogénico (aparentado ou ndo aparentado) a Unica
modalidade curativa de tratamento, por induzir remissao molecular com a eliminacdo dos
transcritos BCR-ABL. Na LMC em fase crénica, o tratamento de escolha consiste em utilizar
inicialmente um inibidor de tirosina quinase (por exemplo, imatinibe, nilotinibe, dasatinibe)
visando a bloquear a ativagdo da tirosina quinase aberrante. Esta disponivel no Brasil, para
o tratamento inicial de pacientes em fase cronica, o inibidor da tirosinoguinase (ITQ) de
primeira geragao mesilato de imatinibe.

Segundo o atual Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas para Leucemia Mieloide
Cronica de 2020, os seguintes esquemas de tratamento sao recomendados em caso de
falha do tratamento de primeira linha:

= Faléncia ao Imatinibe em primeira linha: dasatinibe ou nilotinibe a depender do

perfil de mutacao e de seguranca, esse ultimo descrito acima.

= Em terceira linha (faléncia ou intolerancia a 2 ITQs): qualquer dos inibidores

restantes. Levar em consideragao o perfil de resisténcia ou considerar o TMO
alogénico. E importante ressaltar que os Centros de Assisténcia de Alta
Complexidade em Oncologia (CACON) e Unidades de Assisténcia de Alta
Complexidade em Oncologia (UNACON) poderdo utilizar de condutas
padronizadas para terceira linha.

= Pacientes com mutac¢ao T315, em qualquer linha: considerar TMO alogénico.

Estudos que avaliaram ITQsde segunda geracao (nilotinibe e dasatinibe) mostraram
gue elespromovem uma taxa maior de resposta precoce, sem impacto na sobrevida global.

Os estudos de seguimento de longo prazo, mais adequados, investigaram e
comprovaram a seguranca apenas para o imatinibe. Dessa forma, sugere-se iniciar o
tratamento da LMC com o uso do imatinibe. Outros ITQs, isto é, ponatinibe, asciminibe sao
reservados para pacientes que demonstraram resisténcia aos outros ITQs ou com
mutagoes especificas BCR::ABL1 (por exemplo, T315l).
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Na doenga avancada (fase acelerada/fase blastica), é também recomendado um ITQ
de terceira geracao, ponatinibe ou asciminibe, em vez de imatinibe; a selecdo de um ITQ
especifico é orientada pela andlise de mutagao de BCR::ABL1, perfil de toxicidade e
comorbidade.

A European Society for Medical Oncology (ESMO) e a National Comprehensive
Cancer Network (NCCN) referem que a escolha do tratamento deve se basear na idade do
paciente, no perfil clinico, como a presenca de comorbidades, perfil de eventos adversos
de cada medicamento e tolerabilidade do paciente. Assim, em primeira linha,
independentemente do perfil de risco, o tratamento pode iniciar com imatinibe, nilotinibe,
dasatinibe ou bosutinibe

Ponatinibe

O Cloridratode Ponatinibe é um agente antineoplasico, inibidor de proteina quinase
do ABL e do mutante T315| de ABL, de terceira geracao. O ponatinibe é um inibidor de
tirosina quinase (ITK) de terceira geracao, altamente potente contra a proteina BCR-ABL1
e suas mutagodes, incluindo a mutagao T315l, conhecida por conferir resisténcia a outros
ITKs.

O principal estudo do uso de Cloridratode Ponatinibe na Leucemia Mieloide Cronica
gue levou a sua aprovacdo em 2012 pela Food and Administration (FDA) veio do ensaio
clinico PACE. Trata-se de um trial de fase 2, que avaliou a eficacia e a seguranga do
ponatinibe em uma dose inicial de 45 mg, uma vez ao dia, em 449 pacientes com LMC ou
LLA cromossOmica positiva resistente/intolerante ao dasatinibe ou nilotinibe ou com
mutacdo BCR - ABL1T315I. O tempo médio de resposta entre os pacientes e as respostas
mais durdveis foram entre os pacientes em fase cronica, sendo que 46% deles
apresentaram resposta citogenética completa. As taxas de resposta foram maiores em
pacientes expostos a menos ITQs anteriores e naqueles com menor duracao da doenga Os
eventos adversos mais comuns emergentes ao tratamento foram erupgao cutanea (47%),
dor abdominal (46%), trombocitopenia (46%), dor de cabecga (43%), pele seca (42%) e
constipagao (41%). A incidéncia cumulativa de eventos adversos em pacientes com LMC-
fase cronica aumentou ao longo do tempo para 31%, enquanto a incidéncia ajustada pela
exposicdo de novos eventos adversos (15,8 e 4,9 por 100 pacientes-ano nos anos 1 e 5,
respectivamente) nao aumentou ao longo do tempo. Esses resultados do PACE
demonstram que o ponatinibe fornece respostas durdveis e clinicamente significativas,
independentemente da reducao de dose, nessa populacao de pacientes com leucemia
mieloide cronica — fase cronica (LMCFC) previamente tratados.A sobrevida livre de
progressao (SLP) em 3 anos foi de 73% e a sobrevida global (SG) de 86%, destacando a
durabilidade do efeito terapéutico.
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Em 2016, no The Lancet Oncology, foi publicado um estudo randomizado, aberto,
fase 3, desenvolvido para avaliar a eficacia e seguranca do ponatinibe, comparado ao
imatinibe, em pacientes recém-diagnosticados com LMC-FC. Trezentos e sete pacientes
foram aleatoriamente randomizados para receber ponatinibe ou imatinibe. O estudo foi
encerrado precocemente, apds preocupagdes com eventos adversos vasculares
observados em pacientes que receberam ponatinibe em outros estudos. A eficacia do
tratamento com ponatinibe na leucemia mieloide cronica em fase cronica recentemente
diagnosticada comparado ao imatinibe ndo pode ser avaliado devido ao término do estudo,
mas dados preliminares sugerem que pode haver beneficio, embora com mais eventos
oclusivos arteriais do que com imatinibe, nas doses estudadas.

A administragao do ponatinibe requer monitoramento rigoroso, especialmente
quanto aorisco de eventos arteriais trombdéticos, sendo recomendada individualiza¢cao da
dose conforme a resposta e tolerabilidade.

Diretrizes como as da NCCN (2025) e da ELN (2023) colocam o ponatinibe como a
principal opgdo terapéutica em pacientes com falha a multiplos ITKs e sem viabilidade de
transplante, considerando seu perfil Unico de agao e eficacia superior em contextos de
resisténcia avangada.

Em uma publicagao de um pequeno estudo em um Congresso de Hematologia em
2017, disponivel na Cochrane Library, os autores coletaram dados relacionados ao uso do
ponatinibe de segunda linha em pacientes com LMC em 22 pacientes. Quarenta e um por
cento dos pacientes iniciaram o ponatinibe por resisténcia secundaria, 36% por resisténcia
primaria, 14% por intolerancia grave associada a um medicamento anterior e 9% por
mutacdo T315l. Em relagdo a seguranca, nenhum paciente apresentou eventos
tromboticos vasculares. Os efeitos colaterais comuns registrados foram aumento da lipase
(2 pacientes), hipertensdao (3 pacientes) e erupg¢ao cutanea (5 pacientes). Os autores
concluiram que o ponatinibe parece uma segunda opcdo valida de tratamento para LMC,
em particular para pacientes que falharam em um ITQ de segunda geracao.

6.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
Melhora da sobrevida global e da sobrevida livre de progressao de doencga.

6.3. Parecer
( x ) Favoravel
( ) Desfavoravel

6.4. Conclusao Justificada:

A paciente em questdo apresenta leucemia mieloide crénica refratdria, tendo
falhado ao tratamento com imatinibe e dasatinibe, os quais constituem as primeiras linhas
terapéuticas no manejoda LMC. Devido a sua idade avangada e presenga de comorbidades,
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nao possui condicdes clinicas para realizacdo de transplante alogénico de medula éssea,
gue seria uma alternativa potencialmente curativa.

O ponatinibe, por sua vez, é um ITK de terceira geracdo com eficacia comprovada
em pacientes refratdrios ou intolerantes a multiplos ITKs, incluindo aqueles com mutagdes
altamente resistentes como T315I. A auséncia de op¢des terapéuticas no SUS com perfil de
eficacia comparavel torna o ponatinibe a unica alternativa viavel para controle da doenga
nesta fase.

A ndo concessdao do tratamento poderd resultar na progressao rapida da doenga,
levando a complicacdes hematoldgicas severas, risco aumentado de transformacao
blastica e mortalidade precoce. Do ponto de vista técnico, considerando as evidéncias
cientificas, aauséncia de alternativas eficazese a condi¢do clinica da paciente, o NATJUS/SP
é favoravel a concessdo do ponatinibe.

Ressalta-se que o Ministério da Saude e as Secretariasde Saude nao distribuem nem
fornecem medicamentos contra o cancer, assim como a tabela de procedimentos
quimioterdpicos do SUS ndo se refere a medicamentos, mas sim, situacdes tumorais e
indicacoes 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 organizacdo da atencdo oncoldgica por meio da criacdo e
manutencao de Unidades de Assisténcia de Alta Complexidade em Oncologia (UNACON) e
Centros de Assisténcia Especializada em Oncologia (CACON). A responsabilidade de
incorporacao 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 CACONe informa que cadainstancia
“deve, obrigatoriamente, ser a porta de entrada deste usudrio, responsabilizando-se pela
prescricdo e avaliagao do usuario que sera atendido também no servigo adicional”.

Observa-se que o financiamento de medicamentos oncoldgicos ndo se da por meio
dos Componentes da Assisténcia Farmacéutica. O Ministério da Saude e as Secretarias
Estaduais e Municipais de Saude n3ao disponibilizam diretamente medicamentos contra o
cancer. O fornecimento destes medicamentos ocorre por meio da sua inclusdo nos
procedimentos quimioterapicos registrados no subsistema APAC-SIA (Autorizacdo de
Procedimento de Alta Complexidade do Sistema de Informacdo Ambulatorial) do SUS,
devendo ser oferecidos pelos hospitais credenciados no SUS e habilitados em Oncologia,
sendo ressarcidos pelo Ministérioda Saude conforme o cédigo do procedimento registrado
na APAC.

A tabela de procedimentos do SUS ndo refere medicamentos oncoldgicos, mas
situagdes tumorais especificas, que orientam a codificacdo desses procedimentos e sdao
descritos independentemente de qual esquema terapéutico seja adotado. Os
estabelecimentos habilitados em Oncologia pelo SUS s3o os responsaveis 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.
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Justifica-se a alegacdode urgéncia, conforme definicao de urgéncia e emergénciado CFM?
(x ) SIM, com potencial risco de vida

() SIM, com risco de lesao de 6rgao ou comprometimento de fungcao
() NAO
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6.6. Outras Informagdes — 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 acbes de
saude no pais.

ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

A ANVISA é uma agéncia reguladora vinculada ao Ministério da Saude e sua finalidade é
fiscalizar a producdo e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitdria como
medicamentos, agrotoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsavel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC - Comissdo Nacional de Incorporac3o de Tecnologias no Sistema Unico de Saude.
A CONITEC é um o¢rgao colegiado de carater permanente do Ministério da Saude, que tem
como fungdo essencial assessorar na defini¢cdo das tecnologias do SUS. E responsavel pela
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avaliacdode evidéncias cientificassobre a avaliagcdoecondmica, custo-efetividade, eficacia,
a acurdcia, e a seguranca do medicamento, produto ou procedimento, e avaliacdo
econOmica: custo-efetividade.

RENAME - Relagao 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 prioritariasda populacdo
brasileira, contemplando o tratamento da maioria das patologias recorrentes do pais.
https://www.conass.org.br/wp-content/uploads/2022/01/RENAME-2022.pdf

REMUME - Relagao Municipal de Medicamentos Essenciais

A REMUME é uma lista padronizada de medicamentos adquiridos pelo municipio, norteada
pela RENAME (Relagdao Nacional de Medicamentos) que atende as necessidades de saude
prioritarias da populagdo, sendo um importante instrumento orientador do uso de
medicamentos no municipio.

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 agdes de
saude no pais.

ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

A ANVISA é uma agéncia reguladora vinculada ao Ministério da Saude e sua finalidade é
fiscalizar a produg¢ao e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitaria como
medicamentos, agrotoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsdvel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

PROTOCOLOS CLINICOS E DIRETRIZES TERAPEUTICAS (PCDT) - regramentos do Ministério
da Saude que estabelecem critérios para o diagndstico da doeng¢a 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 verificacdao dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
gestores do SUS. Sao baseados em evidéncia cientifica e consideram critérios de eficacia,
seguranca, 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
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federais sdo repassados na forma de blocos de financiamento, entre os quais o Bloco de
Financiamento da Assisténcia Farmacéutica, que é constituido por trés componentes:

» Componente Bdasico da Assisténcia Farmacéutica: destina-se a aquisicdo de
medicamentos e insumos no ambito da Atencao Primdria em salde e aqueles relacionados
a agravos e programas de saude especificos, inseridos na rede de cuidados deste nivel de
atencdo. O Componente Bdsico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
que tratam os principais problemas e condi¢cdes de saude da populacdao brasileira na
Atencdo Primariaa Saude. O financiamento desse Componente é responsabilidade dos trés
entes federados. A responsabilidade pela aquisicao e pelo fornecimento dos itens a
populacdao fica a cargo do ente municipal, ressalvadas as variacdes de organizacao
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 condicdes de saude
caracterizadas como doengas negligenciadas, que estdo correlacionadas com a
precariedade das condi¢des socioecondmicas de um nicho especifico da sociedade. Os
medicamentos do elenco do Cesaf sao 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 estdao
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 doencgas cronico-degenerativas, inclusive doencas
raras, e é caracterizado pela busca da garantia da integralidade do tratamento
medicamentoso, em nivel ambulatorial, cujas linhas de cuidado estdo definidas em
Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) publicados pelo Ministério da Saude.
Os medicamentos que constituem as linhas de cuidado para as doencas contempladas
neste Componente estao divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizacao distintas.
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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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