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

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 3738/2025 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. Solicitante: |
1.2. Processo n? 5000260-12.2025.4.03.6138

1.3. Data da Solicitagdo: 21/05/2025

1.4. Data da Resposta: 14/07/2025

2.Requerido:
SAUDE PUBLICA

3. Paciente

3.1. Data de Nascimento/Idade: 02/12/1996 — 28 anos

3.2. Sexo: Masculino

3.3. Cidade/UF: Barretos/SP

3.4. Historico da doenga: Amiotrofia Muscular Espinhal Tipo 3 - CID G12.1

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

Manifestacdo acerca do preenchimento dos requisitos estipulados no item 2 das teses
fixadas no Tema n2 06 do E. STF.
1. 0O medicamento requerido é o farmaco normalmente utilizado no tratamento da

doenca de que padece a autora? Ha quanto tempo o medicamento foi incorporado a
terapéutica da doenga da autora e com que resultados?

Nao.

Foi registrado na ANVISA em 2017, mas nao foi incorporado ao SUS para o Tipo 3. A Conitec
recomendou nao incorporar o medicamento para AME Tipo 3 em 2021, alegando
evidéncias clinicas insuficientes e alto custo.

Estudos observacionais indicam melhora na funcdo motora em alguns pacientes com AME
Tipo 3, especialmente os mais jovens, mas os resultados sao heterogéneos e limitados em
longo prazo.

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

3. Havendo outros medicamentos fornecidos pelo SUS com eficiéncia semelhante, quais as
eventuais consequéncias negativas a saude da autora em razao do uso do medicamento
intercambidvel, que poderiam ser evitadas pelo uso do pretendido?
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Nao ha como afirmar. Pacientes com AME tipo 3 apresentam um curso clinico mais brando,
tendo melhor progndstico e maior expectativa de vida, inclusive com expectativa de se
alcancar a vida adulta, apesar do comprometimento motor.

4, 0O medicamento possui registro na ANVISA para quais hipdteses/casos clinicos?
O Nusinersena esta registrado na ANVISA sob o nome comercial Spinraza, para tratamento
da AME 5q. O registro nao especifica subtipos clinicos, mas a indicacao principal é para
pacientes com dele¢do ou mutagdo no gene SMN1, incluindo os tipos 1, 2 e 3.

5. Existe correlagdo entre a eficacia do tratamento e a idade do paciente? Explicar.
Em caso positivo, até que idade é mais recomendada sua aplica¢ao?
Sim, ha correlagdao. Estudos mostram que pacientes mais jovens apresentam melhores
respostas clinicas ao tratamento. A eficacia tende a ser maior quando o tratamento é
iniciado antes da perda de marcos motores, como a capacidade de andar.

6. Ha contraindicagées ao uso do medicamento ou efeitos adversos? Se houver,
esclarecer quais e indicar possiveis meios para reduzi-los.

Ha Contraindicacdo como hipersensibilidade a substancia ativa ou aos excipientes; alguns
efeitos adversos comuns sdo dor de cabega, dor nas costas, vOmitos (relacionados a pungao
lombar); hd efeitos graves como meningite asséptica, hidrocefalia, trombocitopenia,
proteinuria. Os meios para reducdao dos efeitos adversos sdo monitoramento clinico,
exames laboratoriais regulares (plaquetas, funcdo renal), uso de técnicas assépticas na
administracgao.

7. H3a recomendacao técnica de aplicagdo do medicamento ao caso da autora?

Nao ha recomendacao oficial do SUS para pacientes com AME Tipo 3, especialmente
aqueles com capacidade de deambulacdo preservada. A Conitec reconheceu beneficios
clinicos, mas nao os considerou suficientes para incorporag¢do ao SUS.
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5. Descricdo da Tecnologia

5.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Medicarento Princioio Ativo Registro na Disponivel no Opgdes disponiveis no SUS / Informagdes sobre o Existe Genérico ou
7 ANVISA Ssus? financiamento Similar?
NUSINERSENA 2,4mg/ml . Disponivel conforme Protocolo Clinico e Diretrizes .
NUSINERSENA 1699300080010 S N
(Spinraza 12mg) 'm Terapéuticas da Atrofia Muscular Espinhal 5q tipos 1 e 2 a0
Medicamento Marca Comercial Laboratério Apresentacdo PMVG Dose Custo Anual*
BIOGEN BRASIL PRODUTOS 2,4 MG/ML SOL INJ CT FAVD TRANS X 5 S

NUSINERSENA SPINRAZA FARMACEUTICOS LTDA ML 328.013,57 6 doses /ano RS 1.968.081,42

CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO

RS 1.968.081,42

MEDICO PRESCRITOR

SAUDE PUBLICA

* Calculo 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 julho de 2025

5.3. Recomendagdes da CONITEC: Os membros da Conitec presentes na 52 Reunido Extraordindria da Conitec, no dia 12 de maio de

2021, deliberaram, por maioria simples, pela ndo incorpora¢do do nusinersena para tratamento da atrofia muscular espinhal 5q tipo
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6. Discussao e Conclusao

6.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia:

A Amiotrofia Muscular Espinhal Tipo 3 (AME tipo 3) (forma juvenil; doenca de
Kugelberg-Welander) é responsavel por aproximadamente 30% dos casos. O inicio
geralmente ocorre entre os 18 meses de idade e a idade adulta. Os individuos afetados
conseguem deambular de forma independente. Os sintomas apresentados geralmente
refletem fraqueza proximal, afetando mais as pernas do que os bracos, como quedas e
dificuldade para subir escadas. Muitos perdem a capacidade de ficar em pé ou caminhar
de forma independente com o tempo e a progressao da fraqueza, tornando-se
dependentes de cadeira de rodas. Pacientes ambulatoriais podem desenvolver
deformidade nos pés. No entanto, a maioria ndo desenvolve escoliose ou fraqueza
muscular respiratdria debilitante. A AME tipo 3 esta associada a uma expectativa de vida
normal.

Nusinersena é um oligonucleotideo antisense que modifica o splicing do gene
SMN2 para aumentar a produgdo de proteina de neurénio motor de sobrevivéncia normal
e completa, que é deficiente na AME.

O estudo multicéntrico, duplo-cego, ENDEAR incluiu bebés com AME que tinham
sete meses de idade ou menos na triagem, excluindo aqueles com dessaturacao periférica
de oxigénio (ou seja, saturagcdo de oxigénio abaixo de 96% sem suporte ventilatério). Os
bebés foram aleatoriamente designados para tratamento intratecal com nusinersen ou
procedimento simulado (controle) em uma proporcdo de 2 para 1. Na andlise final, a
melhora nos marcos motores foi observada em 37 de 73 (51%) bebés tratados com
nusinersen, versus 0 de 37 (0%) bebés que receberam o procedimento simulado. No grupo
de tratamento com nusinersena, os marcos motores alcancados incluiram controle da
cabeca (22%), rolar (10%), sentar-se independentemente (8%) e ficar em pé (1%). No grupo
do procedimento simulado, nenhum bebé atingiu os marcos motores. A propor¢ao de
criangas que morreram ou receberam ventilagao assistida permanente foi menor no grupo
nusinersen em comparac¢ao ao grupo simulado (39 versus 68%, razao de risco 0,53, IC 95%
0,32-0,89).

A evidéncia de beneficio para criancas mais velhas com AME baseia-se em uma
andlise interina positiva de 126 pacientes (84 pacientes designados para tratamento com
nusinersen e 42 designados para controle simulado) no estudo duplo-cego CHERISH, que
incluiu criangas de 2 a 12 anos de idade com AME. As criancas elegiveis apresentaram o
inicio dos sintomas com mais de seis meses de idade, conseguiam sentar-se
independentemente, mas nunca andavam independentemente, e tinham uma expectativa
de vida estimada em mais de dois anos. Os critérios de exclusdo incluiram insuficiéncia
respiratdria (ou seja, necessidade de ventilagdo invasiva ou ndo invasiva por mais de 6
horas a cada 24 horas), necessidade de sonda gastrica para a maioria das mamadas,
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contraturas graves ou escoliose grave, ou incapacidade médica (por exemplo,
emagrecimento ou caquexia). O estudo foi interrompido precocemente para fins de
beneficio apds uma andlise interina pré-especificada. Na analise final, os pacientes que
receberam nusinersena apresentaram uma melhora média na Escala Motora Funcional de
Hammersmith Expandida (HFMSE) de 3,9 pontos no 152 més de tratamento, versus uma
queda de 1,0 ponto para aqueles no grupo controle, para uma diferenga média de 4,9
pontos (IC 95% 3,1-6,7), onde uma diferenga > 3 pontos foi considerada clinicamente
significativa.

O beneficio do tratamento parece ser maior para criangas menores de dois anos de
idade no inicio do tratamento com nusinersen, conforme demonstrado em um estudo com
143 pacientes do registro SMArtCARE com AME de inicio precoce que ndo conseguiam
sentar-se independentemente antes do tratamento. Durante o periodo de
acompanhamento de até 38 meses de tratamento, foram relatadas melhorias significativas
na fungao motora, principalmente em criangas menores de dois anos de idade no inicio do
tratamento. A capacidade de sentar-se independentemente foi alcancada por 25% das
criangas em geral (33% em criangas menores de dois anos e 11% na coorte mais velha). As
funcdes bulbar e respiratdria ndo apresentaram melhora semelhante, e a necessidade de
alimentacdo por sonda e suporte ventilatério intermitente aumentou ao longo do tempo.

As evidéncias de beneficio para adultos com AME vém de um estudo de coorte
observacional prospectivo com pacientes de 16 a 65 anos que receberam nusinersena e
tiveram dados completos disponiveis aos seis meses (n = 124), 10 meses (n =92) e 14 meses
(n =57). Uma melhora clinicamente significativa, definida como um aumento de 3 pontos
ou mais na pontuacdo HFMSE em comparacao com a linha de base, foi observada com o
tratamento com nusinersen aos seis meses em 28%, aos 10 meses em 35% e aos 14 meses
em 40% dos pacientes.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

O medicamento nusinersen se mostrou eficaz para o tratamento de pacientes com
AME tipo 1, sendo, para esses pacientes, uma opcao terapéutica garantida apds analise
pela CONITEC e elaboracao de PCDT direcionado a doenca.

Existe ensaios clinicos em pacientes com AME tipo 3 indicando que nusinersena
demonstra eficacia em retardar a progressao da doenca, ou seja, pacientes que usam o
medicamento demoram mais tempo até que percam marcos de motricidade. No entanto,
a progressdao da doenca pode ocorrer mesmo com o uso do medicamento. Quando a
doenca ja estd avangada, a manutencdo do medicamento perde seu sentido porque ndo ha
mais sequelas a serem prevenidas.

5.3. Parecer
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() Favoravel
( X' ) Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada:

Conforme consta em relatérios médicos anexados aos autos, trata-se de paciente
portador de Atrofia Muscular Espinhal tipo 3 e ndo ha tratamento medicamentoso
disponivel no SUS especifico para o tratamento da AME 5q tipos 3.

A literatura ndo demonstra ganho no tempo de sobrevida dos pacientes com o uso
de nusinersena. Os membros da Conitec presentes na 52 Reunido Extraordinaria da
Conitec, no dia 12 de maio de 2021, deliberaram, por maioria simples, pela ndo
incorporagao do nusinersena para tratamento da atrofia muscular espinhal 5q tipo .

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

() SIM, com risco de lesdo de érgdo ou comprometimento de funcédo

(X)NAO
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6.6. Outras Informacgdes — 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 Sanitdria

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

CONITEC - Comissdo Nacional de Incorporag3o de Tecnologias no Sistema Unico de Saude.
A CONITEC é um 6rgdo colegiado de carater permanente do Ministério da Saude, que tem
como fungdo essencial assessorar na defini¢io das tecnologias do SUS. E responsével pela
avaliagdo de evidéncias cientificas sobre a avaliagdo econ6mica, custo-efetividade, eficacia,
a acurdcia, e a seguranca do medicamento, produto ou procedimento, e avaliacdo
econdmica: 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 populagdo
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 - Relagdo Municipal de Medicamentos Essenciais

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

ANS - Agéncia Nacional de Saude Suplementar
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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 Sanitdria

A ANVISA é uma agéncia reguladora vinculada ao Ministério da Saude e sua finalidade é
fiscalizar a produgdo e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitaria como
medicamentos, agrotoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsdavel 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 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 verificagdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
gestores do SUS. S3o 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
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 Basico da Assisténcia Farmacéutica: destina-se a aquisicdo de
medicamentos e insumos no ambito da Aten¢ao Primdria em saude e aqueles relacionados
a agravos e programas de saude especificos, inseridos na rede de cuidados deste nivel de
atencdo. O Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
gue tratam os principais problemas e condi¢cdes de saude da populacdo brasileira na
Atencdo Primaria a Saude. O financiamento desse Componente é responsabilidade dos trés
entes federados. A responsabilidade pela aquisicdo e pelo fornecimento dos itens a
populagao 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
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caracterizadas como doencas negligenciadas, que estdao correlacionadas com a
precariedade das condi¢des socioecondmicas de um nicho especifico da sociedade. Os
medicamentos do elenco do Cesaf sdo financiados, adquiridos e distribuidos de forma
centralizada, pelo Ministério da Saude, cabendo aos demais entes da federagdo 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
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 estdo divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizagao distintas.

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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