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NOTA TECNICA N2 4816/2026 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Processo n? 5002195-41.2024.4.03.9301
1.3. Data da Solicitacdo: 16/06/2026

1.4. Data da Resposta: 26/06/2026

1.5. Requerida: SAUDE PUBLICA

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 31/08/2022 — 03 anos

2.2. Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: Suzano/SP

2.4. Histérico da doenca: Disturbios do transporte de aminodcidos — CID 10 E72.0

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 atuagdo
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 Existe Genérico ou
Medcamento fraicipio ative ANVISA SUS? o financiamento Similar?
Cystagon 50 mg —
BITARTARATO DE -
Tomar 3 CP de 06 em 06 CISTEAMINA IMPORTADO NAO - (1)
horas
Medicamento Marca Comercial Laboratoério Apresentagao PMVG Dose Custo Anual*
Orphan Europe SARL Frascos HDPE com 100 e 500 3cp. De 6/6
Fysegch CISTRG0N Immeuble “Le Wilson” capsulas duras. (1) hrs (1)
CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO

* Cdlculo anual somente para medicamentos ndo incorporados na politica publica do SUS, mas com registro na ANVISA, conforme Tema de Repercussdo Geral n2 1234,
* O medicamento Cystagon ndo possui incorporagdo ao SUS e nao foi localizada precificagdo na CMED. Também, n3o foi identificado registro sanitario ativo

para comercializagdo regular no Brasil, sendo observadas autorizagées excepcionais de importagao em situagdes especificas. Portanto, nao foi possivel calcular

o custo do tratamento com base em parametros oficiais nacionais.

4.2. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos CMED/Anvisa - Referéncia Junho/2026
4.3. Recomendag¢des da CONITEC:

O medicamento n3do tem registro na Anvisa. Esta Agéncia, por meio da NOTA TECNICA N2199/2021/SEI/GADIP-CG/ANVISA (1565009)
comunicou que houve pleito de registro do medicamento Cystagon por parte da empresa Pharmedic Pharmaceuticals Importacao,
Distribuicdo, Comércio e Representag¢des LTDA - 07.453.785/0001-05 (peticionamento do expediente n2 909217/11-0), tendo sido
indeferido por ndo atender a legislagdo sanitdria vigente. Ha parecer da ANVISA favordvel a importacdo do medicamento em situac¢des
excepcionais, destinado unicamente a uso hospitalar.
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Parecer referencial sobre uso de medicamento composto de cisteamina para tratamento da cistinose nefropatica (Advocacia geral
da Unido, 2017): “a cistinose é doenca de carater progressivo e tratada de forma apenas paliativa. Ou seja, o medicamento cisteamina
ndo cura a referida enfermidade, atuando na contencdo de seus efeitos danosos. Sendo assim, considerando que a cistinose progride
ao longo do tempo e somente é possivel o controle dos seus sintomas, o tratamento oferecido pelo SUS vai depender da situagao
clinica do paciente quando do inicio do tratamento, citando--se como exemplo a dispensacado de hormonio tireoidiano (levotiroxina),
a didlise e a reposicdao de hemacias, todos procedimentos padronizados e oferecidos pelo SUS.

Vale ressaltar que o paciente também pode ser inserido na Politica Nacional de Transplantes, regida pelas Leis n 0s 9.434/1997 e
10.211/2001, a qual tem como diretriz a gratuidade da doacgdo, no estagio inicial da doenca que afeta a fungdo renal do individuo.
Demonstra-se, pois, que o SUS dispde de meios seguros e eficazes para tratar a doenca em referéncia, os quais nao trazem efeitos
desconhecidos e arriscados, ja que passaram por todo o procedimento de registro e incorporagcdo acima expostos, o que constitui
mais um motivo a nao justificar a intervencao do Poder Judiciario.”
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5. Discussao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia

A cistinose é uma doenga de depdsito lisossomico caracterizada pelo acumulo
intracelular de cistina em diferentes 6rgaos e tecidos, levando a disfun¢do organica
potencialmente grave.

A administragao de cisteamina trata diretamente a doenga reduzindo o conteudo
intracelular de cistina. A cisteamina entra na célula e se concentra nos lisossomos, onde
reage com a cistina para formar cisteina e um complexo cisteina-cisteamina que é capaz de
deixar os lisossomos (Nesterova, 2015).

Em um estudo com 76 criancas (idade média de 8,3 anos) do Instituto Nacional de
Saude (NIH) (Markello, 1993), os pacientes que foram tratados precocemente (antes dos
dois anos de idade) e tiveram uma depuracao de creatinina média mais alta do que aqueles
que nunca receberam cisteamina (56 versus 8 mL/min por 1,73 m2). Nenhum dos 17
pacientes tratados recebeu terapia de substituicdo renal, enquanto todos os 16 pacientes
acompanhados no NIH que ndo receberam cisteamina receberam em uma idade média de
8,3 anos.

Em um estudo de 86 adultos (idade média de 26,7 anos), o tratamento com
cisteamina iniciado antes dos 5 anos de idade diminuiu a incidéncia e atrasou o inicio da
doenca renal crbnica, e atrasou o inicio do hipotireoidismo, diabetes e disturbios
neuromusculares (Brodin-Sartorius, 2012). Neste estudo, a média de idade para inicio da
doenca renal cronica terminal foi de 13,4 x 9,6 anos, e 9,5 anos para pacientes que
receberam terapia com cisteamina antes dos 5 anos de idade (n = 40), apds os 5 anos de
idade (n = 8) ou nunca receberam cisteamina ( n = 38) respectivamente. A cisteamina
melhorou a expectativa de vida com taxas de sobrevivéncia de 95, 57, 36% no final do
acompanhamento para pacientes que receberam terapia com cisteamina antes dos 5 anos
de idade, apds os 5 anos de idade ou nunca receberam cisteamina, respectivamente.

No entanto, o tratamento com cisteamina nado corrige a disfunc¢do tubular proximal
e ndo tem efeito sobre as perdas de fluidos e eletrdlitos, mesmo quando iniciado apds o
nascimento em criangas diagnosticadas no pré-natal. No entanto, criangas tratadas
precocemente e adequadamente (conforme avaliado pela deple¢do de cistina dos
leucécitos), apresentam melhor crescimento e manutencgdo da TFG e sdo menos propensas
a desenvolver hipotireoidismo (Kimonis, 1995; Smolin, 1988). Pacientes com baixa adesao
e aqueles tratados em uma idade mais avancada nao apresentam um beneficio tao grande
(Brodin-Sartorius, 2012).

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
A auséncia de registro na Anvisa impede, como regra geral, o fornecimento de
medicamento por decisao judicial
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6. Conclusao

6.1. Parecer

() Favoravel

(x ) Desfavoravel

6.2. Conclusao Justificada

A cistinose nefropatica é uma doenga considerada ultrarrara, o que torna limitada
a producao de ensaios clinicos randomizados e outros tipos de estudo de alta qualidade
metodoldgica. A medicagdo foi estudada para o tratamento da doencga, com evidéncias
de beneficio. Entretanto, ndao é registrada na ANVISA e ha recomendagao de nao
fornecimento dado que existe entendimento técnico que tratamento de suporte é
disponibilizado no SUS, embora nao haja outro tratamento especifico para a doenga.

Segundo o site da PGE do MS, acessado na seguinte pagina
https://www.pge.ms.gov.br/stf-publica-acordao-que-desobriga-estado-de-fornecer-
medicamento-sem-registro-na-anvisa/

“Neste més, o Supremo Tribunal Federal (STF) publicou o Acérdao do julgamento

do Recurso Extraordinario (RE) 657718 que possibilita o pedido de recurso caso alguma das
partes envolvidas no processo tenha interesse em recorrer.
O julgamento em questdo trata da sentenca tomada em maio de 2019, onde o Plenario do
STF decidiu que o Estado ndo pode ser obrigado a fornecer medicamento experimental ou
sem registro na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa), salvo em casos
excepcionais.

A decisao foi tomada, por maioria de votos, apreciando o Tema 500 da repercussao
geral reconhecida e de relatoria do ministro Marco Aurélio.

Apos analise, a Suprema Corte decidiu que:

1. O Estado ndo pode ser obrigado a fornecer medicamentos experimentais;

2. A auséncia de registro na Anvisa impede, como regra geral, o fornecimento de
medicamento por decisdo judicial;

3. E possivel, excepcionalmente, a concessdo judicial de medicamento sem registro
sanitdrio, em caso de mora irrazodvel da Anvisa em apreciar o pedido (prazo superior ao
previsto na Lei n? 13.411/2016), quando preenchidos trés requisitos:

| — a existéncia de pedido de registro do medicamento no Brasil, salvo no caso de

medicamentos érfaos para doencas raras e ultrarraras;

Il — a existéncia de registro do medicamento em renomadas agéncias de regulagao

no exterior;
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IIl — a inexisténcia de substituto terapéutico com registro no Brasil.

4. As agdes que demandem fornecimento de medicamentos sem registro na Anvisa
deverdo necessariamente ser propostas em face da Unido.
Com a decisdo, necessariamente, quando houver alguma acao que se enquadre nos topicos
acima, a Unido devera ser incluida no processo. O que acaba demonstrando que o Estado
ndo tem como assumir as custas sozinho; ou seja, ele ndo se nega a cumprir uma ordem
judicial, mas em muitas das vezes, ndao ha orcamento para cumprimento da mesma.”
Assim, frente a essa decisao do STF, apesar da possivel utilidade do medicamento, nao é
possivel deferir ou indeferir o pedido.

Existe um parecer emitido pela préopria Anvisa, datado de 26/09/2022, no qual este
orgdo emite parecer favoravel a importagdo desta medicagao para tratamento de quadro
de cistinose nefropdtica. Disponivel em:
https://www.gov.br/anvisa/pt-br/composicao/diretoriacolegiada/reunioes-da-

diretoria/votos-dos-circuitos-deliberativos1/2022/cd-967-2022-voto.pdf

Justifica-se a alega¢do 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
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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 acGes de
saude no pais.
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ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

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 responsdvel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC — Comiss3o Nacional de Incorporacdo 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 defini¢cdo das tecnologias do SUS. E responsavel pela
avaliacdo de evidéncias cientificas sobre a avaliagdo econ6mica, custo-efetividade, eficacia,
a acurdcia, e a seguranca do medicamento, produto ou procedimento, e avaliacdo
econdmica: custo-efetividade.

RENAME - Rela¢do 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 popula¢do

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 (Relagdo Nacional de Medicamentos) que atende as necessidades de saude
prioritarias da populagdo, 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
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,
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 sao repassados na forma de blocos de financiamento, entre os quais o Bloco de
Financiamento da Assisténcia Farmacéutica, que é constituido por trés componentes:
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» Componente Bdasico da Assisténcia Farmacéutica: destina-se a aquisicdo de
medicamentos e insumos no ambito da Atengdo Primaria em saldde 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
gue tratam os principais problemas e condi¢des 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
populagdo fica a cargo do ente municipal, ressalvadas as variagdes 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¢des 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 sdao 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 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 estao divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizagao distintas.

A autoria do presente documento nao é divulgada, nos termos do artigo 32, §12, da
Resolugdo n2 479/2022, do Conselho Nacional de Justica.
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