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

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N24215/2024 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. Solicitante:_
1.2. Processo n2: 5003476-34.2023.4.03.6143
1.3. Data da Solicitagdo: 11/07/2024

1.4. Data da Resposta: 25/07/2024

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 12/06/1999 - 25 anos

2.2 Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: Piracicaba /SP

2.4. Histérico da doenca: Amiotrofia espinhal tipo Il - CID10 G12.1

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)
1 — Considerando as condi¢des descritas no relatério médico acostado aos autos, a parte

autora se enquadra na especificacdo do publico-alvo descrito na bula do medicamento?
Sim, conforme dados do relatério médico anexado.

2 — H4 evidéncias cientificas que justifiguem o uso do medicamento para o tratamento da
doenga que acomete a parte autora? Em caso positivo, citar as evidéncias cientificas.

Sim. O medicamento nusinersena ja é dispensado para pacientes com AME tipo 2,
conforme PCDT.

3- Justifica-se a alegacdo de urgéncia noticiada na peticdo inicial?

Sim.

4- O medicamento requerido é registrado na ANVISA?

Sim.

5 — Em caso negativo, ha pedido de registro do medicamento no Brasil? Se houver pedido
de registro, apresentar informagdes sobre a tramitagdo do pedido de registro (data, fase
em que se encontra, etc.);

6 — O medicamento pleiteado é registrado em renomadas agéncias de regulagdo no
exterior (ex. EUA, Unido Europeia, Japdo)? Em caso positivo quais?

Sim, a medicacao é aprovada pela Anvisa, FDA, EMA e outros érgaos regulatérios.

7- O medicamento pode ser considerado 6rfao ou existem outras tecnologias disponiveis
no SUS, de eficacia comprovada cientificamente, sejam eles cirurgicos, terapéuticos ou
medicamentosos, que ainda ndao tenham sido ministrados a parte autora e que se
encontrem no rol dos recursos disponibilizados pelo SUS?

Até o momento, os medicamentos especificos para o tratamento de AME 5¢ sdo escassos.
Atualmente, os estudos tém apresentado como alvo terapéutico principal as modificagdes
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genéticas. A possibilidade de alterar o cédigo genético abriu portas para o desenvolvimento
de medicamentos que modificam ou modulam a decodificacdo e transcricao do DNA.
Nusinersena estd incluida na Tabela de Procedimentos, Medicamentos, Orteses, Préteses
e Materiais Especiais do SUS sob o cdédigo 06.04.79.001-9, no ambito do Componente
Especializado da Assisténcia Farmacéutica (CEAF) casos com diagndstico clinico e genético
de AME 5q tipo 1B/C ou AME 5q tipo 2.

8 — O medicamento requerido é o Unico possivel para o tratamento da parte autora e,
portanto, pode ser considerado imprescindivel?

Nusinersena integra a Relagdo Nacional de Medicamentos Essenciais (RENAME) no
Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica, sendo adquirido pelo Ministério
da Saude e fornecido aos centros de referéncia definidos pelos respectivos gestores
estaduais e distrital do SUS pelos nucleos farmacéuticos das secretarias estaduais e distrital
de saude.

9 — E possivel que seja estabelecido um comparativo (custo x efetividade), entre o
medicamento indicado no item anterior e 0 medicamento pleiteado?

10 — Quais os riscos caso a parte autora nao utilize o medicamento requerido?

Progressao da doenca.

11—-Ha algum posicionamento da CONITEC acerca do uso do medicamento requerido para
o tratamento da enfermidade que acomete a parte autora?

Na reunido extraordindria de 12 e 13 de maio de 2021, a Conitec recomendou a
incorporacao do nusinersena para tratamento da atrofia muscular espinhal 5q tipo Il, com
diagndstico até os 18 meses de idade e conforme Protocolo Clinico do Ministério da Saude.
12 — Apresente outros elementos que considere importante para andlise do caso:

13 —Ha evidéncias cientificas?

Sim.

14 — Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme definicdo de Urgéncia a Emergéncia do
CFM?

Sim.

4. Descricdo da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

NUSINERSENA 12MG/5ML

4.2. Principio Ativo: NUSINERSENA

4.3. Registro na ANVISA: 1699300080010

4.4. O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: sim, conforme

protocolo.
4.5. Descrever as opg¢des disponiveis no SUS/Satude Suplementar: disponivel
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Nusinersena integra a Relagcdo Nacional de Medicamentos Essenciais (RENAME) no
Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica, sendo adquirido pelo Ministério
da Saude e fornecido aos centros de referéncia definidos pelos respectivos gestores
estaduais e distrital do SUS pelos nucleos farmacéuticos das secretarias estaduais e distrital
de saude.

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

4.7. Recomendagdes da CONITEC: recomendada incorporagdo para Tratamento da atrofia
muscular espinhal 5q tipo Il

5. Discussdo e Conclusdo

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia:

As atrofias musculares espinhais sdo um grupo diverso de desordens genéticas que afetam
0 neurdnio motor espinhal. As diferentes formas de atrofias musculares espinhais estdo
associadas a numerosas mutacdes genéticas e significativa variabilidade fenotipica. A
atrofia muscular espinhal (AME) 5q é a forma mais comum entre esse grupo de doengas
neuromusculares hereditarias autossdmicas recessivas caracterizadas pela degeneragao
dos neurdnios motores na medula espinhal e tronco encefélico. A AME 5q é a causa mais
frequente de morte infantil decorrente de uma condigdao monogénica.

A atrofia espinhal progressiva (AME) é uma doenca neurodegenerativa grave, autossomica
recessiva, decorrente de um defeito no gene do neurdnio motor (SMN) das células do corno
anterior da medula. A classificacdo clinica da AME 5q é dada pela idade de seu inicio e
maxima fun¢cdo motora adquirida.

A AME 5q tipo 2 é caracterizada pela manifestacdo dos sintomas entre 6 e 18 meses de
idade e estima-se que representa 27% dos casos de AME 5q2. A capacidade de sentar é
geralmente alcangada por volta dos nove meses, embora esse marco possa ser atrasado.
Os pacientes, em geral, ndo ficam de pé ou andam independentemente, mas alguns
conseguem ficar de pé com a ajuda de Orteses ou de uma estrutura ortostatica. O exame
fisico demonstra fraqueza proximal predominante, que é mais grave nos membros
inferiores, e os reflexos geralmente estao ausentes11. Além disso, a degluticdo prejudicada
e ainsuficiéncia ventilatdria sdo frequentes na AME 5q tipo 2, principalmente em pacientes
na extremidade grave do espectro do tipo 220. A escoliose ocorre universalmente neste
grupo e é um fator contribuinte significativo para disturbios de ventilagdo restritivos.
Embora a expectativa de vida seja reduzida em pacientes com AME 5q tipo 2, em grande
parte devido as complicacOes respiratdrias, a maioria desses individuos chega a idade
adulta, devido a melhora da histdria natural relacionada a cuidados de suporte.

Por se tratar de uma condi¢do clinica neurodegenerativa progressiva, os cuidados de
suporte e tratamentos médicos especializados sao fundamentais, levando a aumento da
expectativa e qualidade de vida dos pacientes com AME 5q. Estudos da histéria natural da
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especializada do SUS.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

Independéncia de ventilagcao assistida, além de potencial melhora e estabilizacao de fungao
motora, por meio de avaliagao por escala clinica, com melhores qualidade e expectativa de
vida.

Na reunido extraordinaria de 12 e 13 de maio de 2021, a Conitec, Recomendacao final de
incorporac¢ao do nusinersena para tratamento da atrofia muscular espinhal 5q tipo Il, com
diagndstico até os 18 meses de idade e conforme Protocolo Clinico do Ministério da Saude

5.3. Parecer
( X ) Favoravel
() Desfavoravel

5.4. Conclusdo Justificada:

Considerando o diagndstico de atrofia muscular espinhal do tipo Il, quadro
neurodegenerativo grave e progressivo, e que ha evidéncia em literatura de beneficio do
uso da droga pleiteada nessa populacao, concluimos favoravelmente a solicitacao.
Nusinersena integra a Relagdo Nacional de Medicamentos Essenciais (RENAME) no
Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica, sendo adquirido pelo Ministério
da Saude e fornecido aos centros de referéncia definidos pelos respectivos gestores
estaduais e distrital do SUS pelos nucleos farmacéuticos das secretarias estaduais e distrital
de saude. A equipe médica deve fornecer documentos e orientacdes apropriadas aos
pacientes e seus familiares para aquisicdao do medicamento por via administrativa por meio
da atencdo farmacéutica especializada do SUS.

Justifica-se a alegacao de urgéncia, conforme definicdo de urgéncia e emergéncia do CFM?
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