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NOTA TECNICA N2 4599/2025 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante: [
1.2. Processo n2 5001333-28.2020.4.03.6127

1.3. Data da Solicitagdo: 10/06/2025

1.4. Data da Resposta: 07/08/2025

2.Requerido
SAUDE PUBLICA

3. Paciente

3.1. Data de Nascimento/Idade: 07/06/2013 - 12 anos

3.2. Sexo: Feminino

3.3. Cidade/UF: S3o Jo3o da Boa Vista/SP

3.4. Histérico da doenca: Hipoplasia Pontocerebelar tipo 6 - CID G71.3

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

5. Descricdo da Tecnologia

5.1. Tipo da tecnologia: PROCEDIMENTO

TRATAMENTO EXPERIMENTAL COM CELULAS-TRONCO COM EQUIPE ESPECIALIZADA,
ATRAVES DE INFUSAO DIRETA VIA RAQUIMEDULAR

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

5.3. Descrever as opgoes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: tratamento sintomatico
(antiepilépticos) e de suporte (terapia multidisciplinar, suporte nutricional, equipamentos)

6. Discussao e Conclusao

6.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia:

A hipoplasia pontocerebelar (HPC) descreve um grupo raro e heterogéneo de
disturbios neurodegenerativos, principalmente com inicio pré-natal. Os pacientes
apresentam hipoplasia ou atrofia grave do cerebelo e da ponte, com envolvimento varidvel
de estruturas supratentoriais, comprometimentos motores e cognitivos, acidose lactica.

As principais manifestacdes clinicas incluem epilepsia resistente ao tratamento,
atraso profundo no desenvolvimento neuropsicomotor, espasticidade ou hipotonia
persistente.
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O manejo clinico é exclusivamente sintomatico e paliativo, com foco em melhorar
a qualidade de vida e controlar complicagGes.

Como ja muito bem argumentado pelo perito indicado, Dr. Adriano Teixeira de
Oliveira, apesar de ser um tratamento consagrado para algumas doencas, trata-se de um
procedimento totalmente experimental para a doenga em questdao e, como tal, deve ser
feito por algum centro de pesquisa, com anuéncia da Comiss3o de Etica desse centro de
pesquisa.

6.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
Trata-se de um procedimento totalmente experimental para a doenga em questao,
nao havendo evidéncias de beneficio até o momento.

6.3. Parecer
() Favoravel
( x ) Desfavoravel

6.4. Conclusdo Justificada:
Procedimento ainda ndo estudado para a doenga em questdo, portanto sem
qualquer indicagdo para realizacdao, a ndo ser em pesquisa cientifica.

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

() SIM, com risco de lesdo de 6rgdo ou comprometimento de fungdo

(x) NAO

6.5. Referéncias bibliograficas:

VAN DIJK, Tessa; BAAS, Frank; BARTH, Peter G.; POLL-O, Bwee Tien. O que ha de novo na
hipoplasia pontocerebelar? Uma atualizagao sobre genes e subtipos. Orphanet Journal of
Rare Diseases, [S.I.], v. 13, p. 92, 15 jun. 2018. Disponivel em:
https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC6003

6.6. Outras InformacgGes — 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 agdes de
saude no pais.
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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 sanitdria como
medicamentos, agrotdoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsavel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC — Comissdo Nacional de Incorporacg3o de Tecnologias no Sistema Unico de Saude.
A CONITEC é um 6rgao colegiado de carater permanente do Ministério da Saude, que tem
como funcdo essencial assessorar na definicdo das tecnologias do SUS. E responsdvel pela
avaliagao de evidéncias cientificas sobre a avaliagdo econdmica, custo-efetividade, eficacia,
a acurdcia, e a seguranca do medicamento, produto ou procedimento, e avaliacdo
econdmica: custo-efetividade.

RENAME - Relacdo 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 populagio
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 (Relacdo 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

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 producdo e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitdria como
medicamentos, agrotoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsavel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.
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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. Sdo 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 Bdsico da Assisténcia Farmacéutica: destina-se a aquisicdo de
medicamentos e insumos no ambito da Atencao 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
que tratam os principais problemas e condi¢cdes de saude da populacdo brasileira na
Atencgdo Primdria 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 organizacao
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
caracterizadas como doencgas negligenciadas, que estdao correlacionadas com a
precariedade das condigdes 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 sao os medicamentos disponibilizados para o tratamento das patologias
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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 doencas cronico-degenerativas, inclusive doencas
raras, e € 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 estao divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizacgao distintas.

Consideragdes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento ndo é divulgada, nos termos
do artigo 39, §19, da Resolugdo n2 479/2022, do Conselho Nacional de Justica.
Equipe NAT-Jus/SP
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