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NOTA TECNICA N2 4214/2024 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante: | | G
1.2. Processo n2: 5014066-68.2024.4.03.6100

1.3. Data da Solicitacdo: 11/07/2024

1.4. Data da Resposta: 19/07/2024

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 03/02/2024 — 05 meses

2.2 Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo /SP

2.4. Histdrico da doenca: Atrofia muscular espinhal tipo | — CID10 G12.0

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

4. Descricao da Tecnologia
4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO
ZOLGENSMA

4.2. Principio Ativo: ONASEMNOGENO ABEPARVOVEQUE

4.3. Registro na ANVISA: 1006811740018

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

4.5. Descrever as op¢Ges disponiveis no SUS/Saude Suplementar: vide abaixo

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

4.7. Recomendacdes da CONITEC: recomendada incorporacdao para Tratamento de
pacientes pediatricos até 6 meses de idade com Atrofia Muscular Espinhal (AME) do tipo |
que estejam fora de ventilacdo invasiva acima de 16 horas por dia

5. Discussdo 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 sustentacdo do tronco e cabeca; dificuldade para chorar e sugar; fasciculacées da lingua;
dificuldade para respirar progressiva; deformidade progressiva da caixa toracica e dos
membros devido a paralisia da musculatura. Essas criangas requisitam suporte nutricional
com sondas e gastrostomia, além de suporte ventilatério com o uso de ventilacdo mecanica
e aspiracdo de liquidos e residuos presentes na faringe. Algumas criancas apresentam uma
sobrevida mais longa, mas espera-se que a maioria faleca até os dois anos de idade por
complicacbes respiratorias.
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O medicamento nusinersena (Spinraza) foi capaz de melhorar atividades motoras dessas
criancas, tais como sustentacdo da cabeca, rolar, engatinhar, ficar em pé e andar. Além
disso, a medicacdo mostrou beneficio paraa reducdo da taxa de permanéncia na ventilagao
mecanica ou 6bito. Essa medicacdo foi aprovada na Anvisa e teve parecer favoravel ao seu
uso emitido pela CONITEC. O mesmo também ocorreu com o medicamento risdiplam.
Pacientes com AME tipo 1 podem ter acesso a esses medicamentos a partir do
preenchimento correto de documentos necessarios, além das devidas orientacdes sobre
sua aquisicdo. Detalhes podem ser consultados no PCDT da doenca

O medicamento Zolgensma é uma das op¢des atualmente disponiveis para o tratamento
de criangas com AME tipo 1. Mas, ndo ha evidéncias suficientes que permitam afirmar que
o tratamento é definitivamente necessario, essencial.

Devido as particularidades da doencga, do mecanismo de acdo da droga e do seu custo, foi
estabelecido um termo de compromisso com a empresa produtora (Novartis), assegurando
“a realizacdo de estudos complementares de acompanhamento de pacientes brasileiros,
de forma a acompanhar o perfil de seguranca e de eficdcia do produto no pais em longo
prazo, na perspectiva da avaliacdo da manutencdo do balanco beneficio x risco positivo,
como atestado no registro” (retirado do site da Anvisa). A execucdo desse termo de
compromisso permitiria melhor compreender a relevancia da medicacao.

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 sdo 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
sdo opcoes 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.
Nao foram encontrados estudos que tenham comparado diretamente as duas medicacoes,
de maneira que se possa avaliar uma superioridade ou uma nao-inferioridade. Existe
apenas um estudo que compara dados de diferentes trabalhos para tentar esbogar uma
discussdao 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.

Pacientes nos estudos envolvendo Zolgensma apresentavam apenas 2 cépias do gene
SMN2. Esses pacientes foram selecionados para os estudos porque a menor quantidade de
copias do gene SMN2 se correlaciona com maior gravidade clinica de pacientes com AME
tipo 1, incluindo dados sobre ventilacdo mecanica e ébito.
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ampla.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

A atrofia muscular espinhal (AME) é uma doencga genética que provoca a perda da
movimentacdo muscular de maneira progressiva. Os pacientes com AME tipo 1
apresentavam tipicamente um curso clinico de deterioragdo gradativa, requisitando de
cada vez mais cuidados, ora para recuperacao clinica, ora para paliacdo de sintomas no
final de suas vidas.

Mais recentemente, avan¢os na terapia génica ocorreram e culminaram no
desenvolvimento da medicagdo onasemnogene abeparvovec (Zolgensma). Essa medicacao
ganhou enorme fama por rapidamente assumir o posto da medica¢cdo mais cara do mundo,
o que representa um desafio aos sistemas de salde de todos os paises. Em cada pais, esse
desafio assume suas particularidades devido as caracteristicas dos sistemas de saude e
consequentemente, a origem do dinheiro que proverd o pagamento da droga.
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