TRIBUNAL DE JUSTICA DE SAO PAULO
m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 3389/2023 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. Solicitante: [
1.2. Origem: 12 Vara Federal de Guaratingueta

1.3. Processo n2: 5001189-76.2023.4.03.6118

1.4. Data da Solicitacdo: 07/08/2023

1.5. Data da Resposta:14.08.2023

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 18/04/2023 — 01 anos

2.2 Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Curitiba/PR

2.4. Histdrico da doencga: Atrofia Muscular Espinhal — CID10 G12.0

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

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

ONASEMNOGENO ABEPARVOVEQUE

4.2. Principio Ativo: O MESMO

4.3. Registro na ANVISA: 1006811740018

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

4.5. Descrever as op¢des disponiveis no SUS/Satide Suplementar:VIDE DISCUSSAO

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

4.7.3. Marca comercial:ZOLGENSMA

4.10. Recomendacgdes da CONITEC:Recomendado para AME tipo | mas ndo incorporado
pelo SUS.

5. Discussao e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

Criancas com AME tipo 1 apresentam: paralisia flacida simétrica e grave com incapacidade
de sustentacado do tronco e cabeca; dificuldade para chorar e sugar; fasciculagdes da lingua;
dificuldade para respirar progressiva; deformidade progressiva da caixa toracica e dos
membros devido a paralisia da musculatura. Essas criancas requisitam suporte nutricional
com sondas e gastrostomia, além de suporte ventilatério com o uso de ventilagdo mecanica
e aspiracao de liquidos e residuos presentes na faringe. Algumas criancas apresentam uma
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sobrevida mais longa, mas espera-se que a maioria faleca até os dois anos de idade por

complicacdes respiratorias.

A medicagdo nusinersena (Spinraza) foi capaz de melhorar atividades motoras dessas

criancgas, tais como sustentacdo da cabeca, rolar, engatinhar, ficar em pé e andar. Além

disso, a medicacdao mostrou beneficio para a reducao da taxa de permanéncia na ventilacao

mecanica ou 6bito. Essa medicacdo foi aprovada na Anvisa e teve parecer favoravel ao seu
uso emitido pela CONITEC.
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7. http://conitec.gov.br/images/Consultas/Relatorios/2019/Relelatorio_Nusinersena
_AME5q_CP_12_2019.pdf

O medicamento Zolgensma é uma das opg¢des atualmente disponiveis para o tratamento
de criangcas com AME tipo 1. Mas, nao ha evidéncias suficientes que permitam afirmar que
o tratamento é definitivamente necessario, essencial.
Devido as particularidades da doenga, do mecanismo de agao da droga e do seu custo, foi
estabelecido um termo de compromisso com a empresa produtora (Novartis), assegurando
“a realizacdao de estudos complementares de acompanhamento de pacientes brasileiros,
de forma a acompanhar o perfil de seguranca e de eficacia do produto no pais em longo
prazo, na perspectiva da avaliagdo da manutencao do balanc¢o beneficio x risco positivo,
como atestado no registro” (retirado do site da Anvisa). A execucao desse termo de
compromisso permitiria melhor compreender a relevancia da medicagao.

1. https://studysmanow.com/

2. http://antigo.anvisa.gov.br/resultado-de-

busca?p p id=101&p p lifecycle=0&p p state=maximized&p p mode=view&p

p col id=column-

1&p p col count=1& 101 struts action=%2Fasset publisher®%2Fview content&
101 assetEntryld=5989035& 101 type=content& 101 groupld=219201& 101
urlTitle=aprovado-registro-de-produto-de-terapia-genica&inheritRedirect=true

https://agenciabrasil.ebc.com.br/saude/noticia/2020-08/anvisa-autoriza-registro-do-

medicamento-mais-caro-do-mundo

O medicamento nusinersena (Spinraza) foi estabelecido como eficaz para o tratamento de
pacientes com AME tipo 1 e teve parecer favoravel emitido pela CONITEC, sendo entdo
adotado em ambito nacional.
Dois medicamentos sao considerados equivalentes farmacéuticos quando ambos possuem
o mesmo farmaco. O medicamento nusinersena (Spinraza) ndo é um equivalente
farmacéutico do medicamento onasemnogene abeparvovec (Zolgensma). Porém, ambos
sao opgoes de medicamentos desenvolvidos para o tratamento de pacientes com AME tipo
1. Ainda é incipiente a evidéncia de comparativa entre os dois medicamentos em questao.
N3o foram encontrados estudos que tenham comparado diretamente as duas

medicagdes, de maneira que se possa avaliar uma superioridade ou uma nao-inferioridade.
Existe apenas um estudo que compara dados de diferentes trabalhos para tentar esbocar
uma discussdo nesse sentido. Apesar disso, sua qualidade é muito baixa porque os
trabalhos tinham perfis muito distintos de desenho cientifico/estatistico, incluindo
pacientes com diferentes tempos da doenca.

1. http://conitec.gov.br/images/Consultas/Relatorios/2019/Relelatorio Nusinersena

AMES5g CP 12 2019.pdf
2. https://www.cff.org.br/userfiles/file/resolucao_sanitaria/135.pdf
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guestdo e a ocorréncia de eventos adversos, mas também foram observadas as evolucdes
clinicas de cada paciente. Esses pacientes foram observados até proximo dos 20 meses de
idade. Dados desses pacientes em comparacao com séries historicas de outras publicacdes
permitiram concluir que eles tiveram beneficio com o uso do medicamento porque nao
houve nenhum o6bito e a maioria dessas criangas conseguiu alcangar alguns marcos de
desenvolvimento motor. Onze pacientes conseguiram sustentar a cabeca, 11 conseguiram
desenvolver algum grau da fala, 9 conseguiram rolar e 2 conseguiram engatinhar, levantar
e caminhar. Além disso, 5 pacientes permaneceram sem precisar de ventilacgdo mecanica
guando o estudo terminou.

O estudo registrado como NCT03505099 e conhecido como SPR1INT incluiu pacientes com
2 ou 3 coépias do gene SMN2. Esse estudo prevé o recrutamento de 30 pacientes. Esse
estudo ainda nao foi publicado, mas teve o relato de analises interinas publicadas por
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