EEmpapssammmm TRIBUNAL DE JUSTICA DE SAO PAULO
-- m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS
I .

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 4440/2026 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. Solicitante: |
1.2. Processo n? 5000633-60.2026.4.03.6703

1.3. Data da Solicitagdo: 03/06/2026

1.4. Data da Resposta: 11/06/2026

1.5. Requerida: SAUDE PUBLICA

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 03/03/2011 — 15 anos
2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Cruzeiro/SP

2.4. Histérico da doenga: Sindrome de Alagille — CID Q44.7

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

Considerando que o NatJus se destina exclusivamente a analise da relagdao 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

Existe Genérico ou

. ., . Registro na Disponivel no | Opgdes disponiveis no SUS / Informagdes sobre
LD Principio Ativo ANVISA Sus? o financiamento Similar?
ODEVIXIBATE 1200mmcg - acido ursodeiicgl;ol:E:)r;acolestlramma,
4 capsulas, uso continuo Odevixibate 1697700050041 NAO ) ) rampicina, . NAO
B} . corticosteroides, anti-histaminicos, fenobarbital e
(120 capsulas/més) .
carbamazepina.
Medicamento Marca Comercial Laboratério Apresentacdo PMVG Dose Custo Anual*
BEAUFOUR IPSEN 1200 MCG CAP DURA CT FR PLAS 120
ODEVIXIBATE BYLVAY FARMACEUTICA LTDA PEAD OPC X 30 R$111430,23 capsulas/més R$5.460.081,27
CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO R$5.460.081,27

* Calculo 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. Recomendacgoes da CONITEC: ( ) RECOMENDADO ( ) NAO RECOMENDADO () NAO AVALIADO

Encontra-se em andlise Tratamento da colestase intra-hepatica familiar progressiva (PFIC) em pacientes com seis meses ou
mais pela Conitec desde abril de 2026.
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5. Discussao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia

A sindrome de Alagille é um disturbio genético que causa principalmente doenca
hepatica colestatica, mas também esta associada a defeitos em varios outros sistemas de
6rgaos. As manifestacdes clinicas e a gravidade variam amplamente, mesmo entre
individuos da mesma familia.

Prurido é uma complicacdo comum da colestase cronica, ocorrendo em 80 por cento
dos pacientes com sindrome de Alagille em uma série. O prurido pode ser grave, tem
efeitos adversos na qualidade de vida e pode levar a escoria¢gdes. As medidas iniciais para
ajudar a minimizar a coceira e as escoriacdes incluem emolientes para a pele, cortar as
unhas curtas e evitar banhos em dgua quente.

A terapia médica é necessaria para individuos com prurido problematico, apesar das
medidas iniciais. Combinac¢des dos medicamentos sdo frequentemente necessdrias e
devem ser adicionadas de forma gradual, com base no nivel de sintomas, resposta e efeitos
adversos do paciente individual.

Segundo o relatério, a crianca faz uso de hidroxizina, rifampicina, e colestiramina com
pouca melhora.

Os Inibidores do transporte de acido biliar ileal (IBAT) como maralixibat ou odevixibat,
atuam no transportador apical de acido biliar dependente de sédio. Eles sdo agentes de
primeira ou segunda linha para o tratamento de prurido colestatico em pacientes com
sindrome de Alagille. A maioria dos médicos provavelmente ja tentou 4&cido
ursodesoxicdlico (UDCA), anti-histaminicos e/ou rifampicina antes de escalar para um
inibidor do IBAT devido ao alto custo. Esses medicamentos podem ser usados como
monoterapia ou em combinagcdo com UDCA para pacientes com prurido grave. Eles
geralmente ndo devem ser usados em combinag¢do com sequestrantes de acido biliar (que
se ligam ao inibidor do IBAT no lumen intestinal, inibindo assim sua atividade). Se
sequestrantes de acido biliar forem usados, deve haver um intervalo de quatro horas entre
sua administracdo e a do inibidor do IBAT.

Odevixibat é inibidor de IBAT e é aprovado pelo FDA para tratamento de prurido
colestatico em individuos com sindrome de Alagille 212 meses de idade. A dose
recomendada é de 120 microgramas/kg por via oral uma vez ao dia.

Em um estudo aberto de fase 2 em criancas com sindrome de Alagille e outros
disturbios colestaticos, odevixibat (10 a 200 microgramas/kg por dia durante quatro
semanas) pareceu reduzir os acidos biliares séricos e o prurido. Em um ensaio de 24
semanas em criancas com prurido e doenca hepdtica colestatica ndo grave devido a
sindrome de Alagille, odevixibat reduziu significativamente a pontuacdo de coceira (uma
melhora clinicamente significativa foi relatada por 54 % [19 de 35] dos participantes
tratados com odevixibat versus 18 % [3 de 17] tratados com placebo). Odevixibat também
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reduziu os acidos biliares séricos (diferenca na alteragdo média dos minimos quadrados da
linha de base -113 micromol/L, IC de 95% -179 a -47). O evento adverso emergente do
tratamento mais comum foi diarreia, que foi tipicamente leve e ndo exigiu interrupcao do
tratamento. Este ensaio foi a base para a aprovacdo do odevixibat pela FDA para o
tratamento de prurido colestatico em pacientes 212 meses de idade com sindrome de
Alagille. A experiéncia anterior com odevixibat foi para o tratamento de colestase em
pessoas com colestase intra-hepatica familiar progressiva.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia

Em pequenos ensaios clinicos separados, o odevixibat teve efeito benéfico sobre os
sintomas e marcadores bioquimicos da colestase, mas os dados sdo insuficientes para
determinar a eficacia e a seguranca relativas deste medicamento.

6. Conclusdo

6.1. Parecer

() Favoravel

( x ) Desfavoravel

6.2. Conclusdo Justificada

Em pequenos ensaios clinicos separados, tanto o maralixibat quanto o odevixibat
tiveram efeitos benéficos sobre os sintomas e marcadores bioquimicos da colestase, mas
os dados sao insuficientes para determinar a eficacia e a seguranga relativas deste
medicamento. Estudos de acompanhamento de longo prazo do odevixibat estdo em
andamento (NCT05035030). Ministério da Satde publicou o alerta de Monitoramento do
Horizonte Tecnolégico (MHT) sobre o odevixibat para colestase intra-hepatica familiar
progressiva.

MHT é uma etapa especifica no processo de Avaliacio de Tecnologias em Saude
(ATS), que tem como objetivo identificar tecnologias novas e emergentes e prever os
impactos que essas possam causar no sistema de saude. Nesse sentido, o MHT pode
auxiliar o processo de incorporagao, no que diz respeito a antecipagao das demandas e a
identificacdo de tecnologias que tenham custo financeiro viavel para o SUS, mas também
impacto favoravel na pratica clinica, na organizacdo dos servigos e nos aspectos sociais e
éticos associados a sua utiliza¢3o.

Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme defini¢cdo de urgéncia e emergéncia do CFM?
() SIM, com potencial risco de vida
() SIM, com risco de lesdo de 6rgao ou comprometimento de funcdo
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(x ) NAO
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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 acbes 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 producdo e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitaria como
medicamentos, agrotoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsdvel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC — Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no Sistema Unico de Saude.
A CONITEC é um 6rgdo colegiado de cardter permanente do Ministério da Saude, que tem
como fungdo essencial assessorar na definicdo das tecnologias do SUS. E responsavel pela
avaliacdo de evidéncias cientificas sobre a avaliagdo econ6mica, custo-efetividade, eficdcia,
a acurdcia, e a seguranga do medicamento, produto ou procedimento, e avaliacdo
econdmica: custo-efetividade.
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RENAME - Relacdao 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

REMUMIE - Relagdao 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
prioritarias 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 diagnéstico da doenga 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. Sao baseados em evidéncia cientifica e consideram critérios de eficacia,
seguranga, 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 Atengdo Primaria em saude e aqueles relacionados
a agravos e programas de saude especificos, inseridos na rede de cuidados deste nivel de
atenc¢do. O Componente Bdsico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
gue tratam os principais problemas e condi¢des 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
populacdo fica a cargo do ente municipal, ressalvadas as variacdes de organizacdo
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
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destinados aos agravos com potencial de impacto endémico e as condi¢bes de saude
caracterizadas como doencas 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 federagcdao 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 estdo
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 doengas contempladas
neste Componente estdo divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizac¢ao distintas.

A autoria do presente documento nao é divulgada, nos termos do artigo 39, §1¢, da
Resolugdo n2 479/2022, do Conselho Nacional de Justica.
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