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NOTA TECNICA N2 4354/2026 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante: [
1.2. Processo n? 5003784-46.2022.4.03.6130

1.3. Data da Solicitagdo: 01/06/2026

1.4. Data da Resposta: 12/06/2026

1.5. Requerida: SAUDE PUBLICA

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 02/10/2014 — 11 anos
2.2. Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: Osasco/SP

2.4. Histérico da doenga: Acondroplasia—CID Q77.4

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

Considerando que o NatJus se destina exclusivamente a analise da relagdo entre doenga,
medicamento, procedimento ou produto sob a perspectiva da Medicina Baseada em
Evidéncias, deixamos de apreciar os quesitos que versem sobre circunstancias particulares
do caso concreto e passamos a emissao do parecer técnico, restrito aos limites de atuacao
deste nucleo, com base nas evidéncias cientificas disponiveis.
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4. Descricao da Tecnologia
4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Registro na Disponivel no | Opgdes disponiveis no SUS / Informagdes sobre o Existe Genérico ou
ANVISA Sus? financiamento Similar?
O tratamento de pessoas com acondroplasia deve
envolver os diferentes aspectos que se associam
VOXZOGO 0,56mg — . ~ N . ~ %
. e Vosorotida 1733300050026 NAO as manifestagdes da doenga, como por NAO
1frasco/dia .
exemplo terapias fisicas, acompanhamento
multidisciplinar e cirurgias.

Medicamento Principio Ativo

Medicamento Marca Comercial Laboratério Apresentagao PMVG Dose Custo Anual*
0,56 MG PO LIOF SOLINJSCCT 10
BIOMARIN BRASIL FA VD TRANS + 10 SER PREENC VD .
VOXZ0GO VOXZOGO FARMACEUTICA LTDA TRANS DILX 0,7 ML + 10 AGU + 10 R$36111,33 1 frasco/dia R$1.336.119,21
SER
CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO R$1.336.119,21

* Cdlculo anual somente para medicamentos ndo incorporados na politica publica do SUS, mas com registro na ANVISA, conforme Tema de Repercussdo Geral n2 1234,
4.2. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos CMED/Anvisa - Referéncia maio/2026

4.3. Recomendacdes da CONITEC: ( ) RECOMENDADO ( x) NAO RECOMENDADO ( ) NAO AVALIADO

Na 1482 Reunido Ordinaria da Conitec, realizada no dia 11 de fevereiro de 2026, o Comité deliberou, por maioria simples, pela
submissdo do tema a Consulta Publica, com recomendacgao preliminar desfavoravel a incorporagao da vosoritida para tratamento da
acondroplasia em pacientes a partir de 6 meses de idade e cujas epifises ndo estdo fechadas. A recomendag¢do considerou as
incertezas sobre populagdo-alvo e faixa etdria (especialmente em <5 anos), duvidas sobre inicio e duragdo do tratamento e critérios
de interrupcdo (relacionados ao fechamento epifisario), além de preocupacdes com custo-efetividade e impacto orcamentario.
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5. Discussao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia

A CONITEC avaliou a incorporacdo do medicamento em fevereiro de 2026. Para tal
analise, “foram incluidas seis publicacdes, referentes a dois ensaios clinicos com segmentos
openlabel. Os estudos identificados sugerem sinal favoravel de beneficio, especialmente
no aumento da velocidade de crescimento anual (VCA) e na melhora gradual do escore Z
de altura em criangas 25 anos. No estudo pivotal de fase 3, com pacientes de 5-18 anos e
52 semanas de seguimento, a vosoritida aumentou a Velocidade de Crescimento Anual
(VCA) em +1,57 cm/ano (IC 95% 1,22-1,93) e melhorou o escore Z de altura em +0,28 (IC
95% 0,17-0,39), ambos com certeza moderada da evidéncia. Esses achados sdo
consistentes entre diferentes desenhos de estudo, mas apresentam incertezas importantes
em conjunto, especialmente relacionadas a amostras pequenas, comparadores externos e
auséncia de controle nos seguimentos mais longos. Para criancas de 2 a 4 anos, a evidéncia
é ainda mais limitada, baseada em um Unico estudo clinico; ganho em relagdo ao placebo
de 1,10 cm/ano (IC 95% 0,13 a 2,07) para VCA e 0,33 (IC 95% 0,00 a 0,67) para escore z de
altura. Quanto a proporcionalidade corporal, os dados sugerem auséncia de piora e
possivel pequena melhora em seguimentos prolongados. A evidéncia sobre qualidade de
vida permanece limitada, uma vez que estudos de curto prazo ndo mostram diferencgas
relevantes e os resultados positivos de longo prazo sdo imprecisos e derivam de amostras
pequenas e ndo controladas. O perfil de seguranga mostra predominancia de eventos
adversos leves, com raros eventos graves. Persistem, contudo, incertezas sobre eventos
ortopédicos pouco frequentes e sobre a imunogenicidade, cujos efeitos futuros ainda ndo
sdo conhecidos. De forma geral, o balango beneficio-risco aponta para potencial beneficio,
porém acompanhado de incerteza substancial, sobretudo em faixas etdrias mais jovens
em seguimentos prolongados. Os estudos de mundo real incluidos nas evidéncias
adicionais corroboram com os resultados observados nos ensaios clinicos, especialmente
ao fornecer dados adicionais para criangas entre 2 e 4 anos, com baixa certeza no corpo de
evidéncias. Esses estudos também ampliam a discussao sobre impacto clinico da vosoritida
ao documentar mudancas funcionais e estruturais, apesar da incerteza importante nesses
achados”.

Como considerac¢des finais, o relatério técnico traz que “o conjunto de evidéncias
disponiveis sobre o uso de vosoritida em criangcas com acondroplasia cujas epifises
encontravam-se abertas sugere beneficio em termos de crescimento, com seguranga
aceitavel, mas com incerteza relevante, especialmente para criangas <5 anos. Persistem
lacunas sobre desfechos funcionais, complicagbes, impacto a longo prazo e necessidade
futura de intervencgdes cirdrgicas. As conclusdes devem ser interpretadas com cautela, em
razdo das limitacdes metodoldgicas presentes e da necessidade de monitoriza¢do continua.
Ao mesmo tempo, reconhece-se que a acondroplasia é uma condicdo rara, grave e
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sistémica, sem terapias medicamentosas especificas disponiveis no SUS. A avaliacdo
econdmica realizada encontrou uma RCEIl para vosoritida de cerca de 1.09 milhdo de reais
por cm ganho por ano no periodo avaliado ou uma RCEI (utilidade) de aproximadamente
2,6 milhGes de reais por QALY (aferida por QoLISSY). No modelo do demandante externo,
a RCEl foi de cerca de RS 1,06 milhdo QALY para pacientes > 6 meses. Essa diferenca decorre
de diferencas na estrutura e parametros dos modelos. Ainda assim, mesmo no cendrio mais
favoravel, os valores de RCEl permanecem elevados. Em relacdo a AIO em 5 anos num
cendrio conservador o impacto orcamentario se situaria em RS 755,46 milhdes de reais;
por sua vez em um contexto de uso moderado, o custo em 5 anos seria de RS 922,34
milhGes de reais. Na demanda externa, o impacto orcamentario incremental em 5 anos é
de RS 2,4 bilhdes. A divergéncia entre os resultados decorre, essencialmente, do uso de
uma populacdo elegivel muito maior e de um market share agressivo na demanda externa”.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia
Melhora do crescimento somatico e da qualidade de vida

6. Conclusdo

6.1. Parecer

() Favoravel

( x ) Desfavoravel

6.2. Conclusado Justificada

Trata-se da primeira medicacdo aprovada especificamente para o tratamento da
acondroplasia, estando todos os outros tratamentos existentes voltados unicamente
para a prevengao e tratamento de complicacoes da doenga. Os estudos clinicos sao
promissores e ha evidéncias de beneficio, embora haja limitagbes metodoldgicas e
lacunas sobre desfechos funcionais e impactos a longo prazo com o uso da vosorotida. A
CONITEC avaliou a incorporagao do medicamento em fevereiro de 2026 e deu parecer
contrario a sua incorporacao; entretanto, a matéria esteve em consulta publica até
30/03/2026 e aguarda-se uma decisdo final.

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 6rgao ou comprometimento de funcao

(x ) NAO

7. Referéncias bibliograficas
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Brasil, Ministério da Saude. Vosoritida para tratamento de acondroplasia (ACH) em
pacientes a partir de 6 meses de idade e cujas epifises ndo estdao fechadas. Relatério de
recomendacdo. Brasilia, 2026

8. Outras Informacoes — 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, agrotoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsavel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC — Comissdo Nacional de Incorporacio de Tecnologias no Sistema Unico de Saude.
A CONITEC é um 6rgao colegiado de carater permanente do Ministério da Saude, que tem
como fungdo essencial assessorar na definigdo das tecnologias do SUS. E responsavel pela
avaliacdo de evidéncias cientificas sobre a avaliagdo econdmica, custo-efetividade, eficdcia,
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://bvsms.saude.gov.br/bvs/publicacoes/relacao_nacional medicamentos 2024.pdf

REMUME - Relacdo Municipal de Medicamentos Essenciais

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

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
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tratamento preconizado, com os medicamentos e demais produtos apropriados, quando
couber; as posologias recomendadas; os mecanismos de controle clinico; e o
acompanhamento e a verificacdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
gestores do SUS. Sdo 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 Bdsico da Assisténcia Farmacéutica: destina-se a aquisicdo de
medicamentos e insumos no ambito da Atencdo Primaria em salude e aqueles relacionados
a agravos e programas de saude especificos, inseridos na rede de cuidados deste nivel de
atengdo. O Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
que tratam os principais problemas e condi¢des de saude da populagdo brasileira na
Atencdo Primadria a Saude. O financiamento desse Componente é responsabilidade dos trés
entes federados. A responsabilidade pela aquisicdo e pelo fornecimento dos itens a
populagdo fica a cargo do ente municipal, ressalvadas as variacdes 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¢cdes 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 sdo 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 estao
estabelecidas em Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT). Estes PCDT
estabelecem quais sao 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
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medicamentos, no ambito do SUS, para doencas 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 estdo divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizacao distintas.

A autoria do presente documento nao é divulgada, nos termos do artigo 32, §1¢, da
Resolugdo n2 479/2022, do Conselho Nacional de Justica.
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