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

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 5166/2024 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante: [
1.2. Processo n2: 5018545-07.2024.4.03.6100

1.3. Data da Solicitagdo: 16/08/2024

1.4. Data da Resposta: 23/08/2024

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 24/04/1978 - 46 anos

2.2 Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Historico da doenga: Polineuropatia amiloidotica familiar — PAI — CID10 E85.1

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)
1. O medicamento requerido é o farmaco normalmente utilizado no tratamento da

doenca de que padece a autora (medicamento de escolha)? Ha quanto tempo o
medicamento passou a ser utilizado no tratamento da doenca de que padece a autora e
com que resultados?

Os medicamentos para o tratamento da doenca tém introducdo recente. No contexto do
SUS, o medicamento oferecido é o tafamidis meglumina, que é indicado nas fases iniciais
da doenga.

O Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) da Polineuropatia Amiloidética
Familiar aprovado pela Portaria Conjunta N2 22, de 2 de outubro de 2018, apresenta a
complexidade do tratamento e o divide em medicamentoso e nao medicamentoso.

Como tratamento nao farmacoldgico, o PCDT cita o transplante de figado com o objetivo
de prevenir a formacao de depdsitos amiloides adicionais. Como o figado é o principal local
de producgao da proteina TTR, é esperada a interrupgao da progressao da doenga com a
substituicdo do 6rgao. Além disso, indica que o transplante seja realizado no estéagio 1 da
ATTRh, antes do aparecimento de lesGes extensas que nao poderao ser revertidas com este
procedimento. O Unico tratamento medicamentoso recomendado pelo PCDT é o uso de
tafamidis meglumina para a amiloidose associada a TTR em pacientes adultos com ATTRh
sintomdtica em estadgio 1 e ndao submetidos a transplante hepatico por amiloidose
associada a TTR. O tratamento com tafamidis meglumina apresentou perfil de seguranca
satisfatorio, com eficdcia na estabilizagdo da TTR e redugdo da progressao da doenca, além
de estar associado a uma melhora ou manutencdo do status nutricional. Inexiste
recomendacdo de tratamento medicamentoso para pacientes com doenca em estdagios
mais avancados ou com resposta inadequada ao tafamidis meglumina.
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2. O medicamento esta incorporado no SUS? Houve proposta de incorporacao acolhida
pelo MS ou proposta de ndo incorporagdo?

N3o, conforme descrito acima, o medicamento ndo faz parte do PCDT da doenca. A
CONITEC avaliou a incorporacdo da patisirana em 2023, com a seguinte deliberacao final:
“Os membros do Comité de Medicamentos presentes na 1222 Reunido Ordindria, realizada
no dia 13/09/2023, deliberaram, por maioria simples, recomendar a ndo incorporagio da
patisirana sédica para o tratamento de pacientes diagnosticados com amiloidose
hereditaria relacionada a transtirretina (ATTRh), com polineuropatia em estagio 2 ou que
apresentam resposta inadequada ao tafamidis. Considerou-se a manutencdo da elevada
razao de custo-utilidade incremental e do impacto orcamentario estimado, apesar da nova
proposta comercial para o patisirana, e a auséncia de contribui¢des oriundas da Audiéncia
Pdblica que pudessem alterar a recomendacao anterior. Foi assinado o Registro de
Deliberagdo n2 843/2023”

3. O medicamento requerido é substituivel por outro ou outros fornecidos pelo SUS, com
eficiéncia equivalente?

Nao hd medicamento equivalente no SUS, pois a terapéutica proposta é voltada para outras
fases da doenca.

4. Havendo outros medicamentos fornecidos pelo SUS com eficiéncia semelhante, quais
as eventuais consequéncias negativas a saude da autora em razio do uso do
medicamento intercambidvel, que poderiam ser evitadas pelo uso do pretendido?
Descrito acima.

5. A aplicagao do medicamento deve ocorrer em ambiente hospitalar?
Necessita de ambiente com profissionais de saude, pois sua administracao é endovenosa e
deve ser assistida.

6. O medicamento exige algum cuidado especial para o seu correto armazenamento?
Em bula, orienta-se que seja armazenado em refrigerador 2 a 82C. Na auséncia deste, pode
ser conservado em temperatura ambiente por até 15 dias.

7. O medicamento pleiteado é considerado experimental? Possui registro na ANVISA?
Desde quando? Se negativa a resposta, ha pedido de registro em andamento na ANVISA?
Desde quando? Se ndo estiver registrado na Anvisa, esta registrado em grandes agéncias
internacionais?

Nao, ele é aprovado pela ANVISA desde 2020 e pela agéncia americana desde 2018.
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8. Ha prova cientifica da efetividade do medicamento para o caso em andlise? Quais os
efeitos benéficos ja comprovados?

Conforme analise da CONITEC (Brasil, 2023): “Os estudos selecionados demonstram a
eficacia do patisirana na reducao da progressao neuropatica da doenca, evidenciada pela
diminuicdo da pontuacdo na escala mNIS+7 apds uso do medicamento por 18 meses.
Foram relatadas melhorias na qualidade de vida dos pacientes em uso de patisirana,
mensuradas pela reducdo da pontuacao na escala Norfolk-QoL-DN. Ressalta-se que a
maioria dos estudos nao estratifica os pacientes de acordo com os estdgios da ATTRh.
Apenas a publicacdo do estudo APOLLO realizou andlise por subgrupos e apresentou dados
de eficacia clinica nos desfechos mNIS+7 e Norfolk-QoL-DN para individuos dos estagios 1
e 2. O patisirana também demonstrou ser eficaz na redu¢ao de NT-proBNP, um marcador
relacionado ao estresse cardiaco. Foram demonstradas melhorias no estado nutricional
dos pacientes em uso de patisirana por meio do aumento do indice de massa corporal (IMC)
modificado. Foi observada uma boa tolerabilidade ao patisirana pelos pacientes que a
utilizaram. A maioria dos eventos adversos foram classificados como leves ou moderados.
Os estudos indicaram que a ocorréncia de mortes é semelhante entre os grupos patisirana
e placebo. A maioria dos Obitos estava relacionada a eventos cardiacos e ndo foram
associadas ao uso de patisirana.”

9. Outros esclarecimentos julgados pertinentes.

4. Descricdo da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

PATISIRAMA 2MG/ML

4.2. Principio Ativo: Patisirana

4.3. Registro na ANVISA: Sim 1936100010011

4.4. O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: Nao

4.5. Descrever as opgdes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: tafamidis meglumina
4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: Ndo

4.7. Recomendagdes da CONITEC: N3o incorporar, no ambito do Sistema Unico de Saude -
SUS, a patisirana sédica para o tratamento de pacientes diagnosticados com amiloidose
hereditaria relacionada a transtirretina (ATTRh), com polineuropatia em estagio 2 ou que
apresentam resposta inadequada a tafamidis, publicada no Diario Oficial da Unido n2 200,
secdo 1, pagina 94, em 20 de outubro de 2023.

Os membros do Comité de Medicamentos presentes na 1222 Reunido Ordinaria, realizada
no dia 13/09/2023, deliberaram, por maioria simples, recomendar a ndo incorporacao da
patisirana sodica para o tratamento de pacientes diagnosticados com amiloidose
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para individuos dos estagios 1 e 2. O patisirana também demonstrou ser eficaz na redugao
de NT-proBNP, um marcador relacionado ao estresse cardiaco. Foram demonstradas
melhorias no estado nutricional dos pacientes em uso de patisirana por meio do aumento
do IMC modificado. Foi observada uma boa tolerabilidade ao patisirana pelos pacientes
gue a utilizaram. A maioria dos eventos adversos foram classificados como leves ou
moderados. Os estudos indicaram que a ocorréncia de mortes é semelhante entre os
grupos patisirana e placebo. A maioria dos 6bitos estava relacionada a eventos cardiacos e
ndo foram associadas ao uso de patisirana. A avaliacdo econ6mica foi realizada por meio
de uma andlise de custo-utilidade (ACU), em horizonte temporal de tempo de vida e na
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