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

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 5239/2024 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Processo n2: 5001589-11.2024.4.03.6133
1.3. Data da Solicitagdo: 20/08/2024

1.4. Data da Resposta: 28/08/2024

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 03/05/2010 - 14 anos

2.2 Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Histdrico da doenga: Atrofia Muscular Espinhal — CID10 G12.1

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

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

SPINRAZA 12MG/5M

4.2. Principio Ativo: NUSINERSENA

4.3. Registro na ANVISA: 1699300080010

4.4, O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: sim, conforme

protocolo

4.5. Descrever as opc¢Oes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: disponivel para AME
tipol e tipo 2

4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: ndo

4.7. Recomendag¢des da CONITEC: ndo incorporagao para AME tipo 3

5. Discussao e Conclusao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

Atrofia muscular espinhal (AME) é uma doenca neurodegenerativa grave, autossémica
recessiva, decorrente de um defeito no gene do neurénio motor SMN. Esse gene é
duplicado em seres humanos (existe o SMN1 e o SMN2), tal que o SMIN1 é o responsavel
pela produgao funcional da proteina SMN, a qual é fundamental ao desenvolvimento e
sobrevivéncia do neurénio motor. Criangcas com AME tipo 1 apresentam: paralisia flacida
simétrica e grave com incapacidade de sustentacdo do tronco e cabeca; dificuldade para
chorar e sugar; fasciculagées da lingua; dificuldade para respirar progressiva; deformidade
progressiva da caixa toracica e dos membros devido a paralisia da musculatura. Essas
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criangas requisitam suporte nutricional com sondas e gastrostomia, além de suporte
ventilatdrio com o uso de ventilagdo mecanica e aspiracao de liquidos e residuos presentes
na faringe. Algumas criangas apresentam uma sobrevida mais longa, mas muitas falecem
por volta dos dois anos de idade por complicagOes respiratdrias.

Por outro lado, pacientes com AME tipo 3 apresentam um curso clinico mais brando, tendo
melhor progndstico e maior expectativa de vida, inclusive com expectativa de se alcangar
a vida adulta, apesar do comprometimento motor.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

O medicamento nusinersen se mostrou eficaz para o tratamento de pacientes com AME
tipo 1, sendo, para esses pacientes, uma opcdo terapéutica garantida apds andlise pela
CONITEC e elaboragdo de PCDT direcionado a doenga.

Existem ensaios clinicos em pacientes com AME tipo 3 indicando que nusinersena
demonstra eficacia em retardar a progressao da doenca, ou seja, pacientes que usam o
medicamento demoram mais tempo até que percam marcos de motricidade. No entanto,
a progressao da doenca pode ocorrer mesmo com o uso do medicamento. Quando a
doenca ja estd avancada, a manutencao do medicamento perde seu sentido porque ndo ha
mais sequelas a serem prevenidas.

5.3. Parecer
() Favoravel
( X ) Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada:

Os documentos médicos ndao permitem compreender o estado clinico do paciente atual.
No caso de ainda haver capacidade motora constatada, este parecer seria favoravel ao uso
do medicamento. No entanto, a recomendag¢ao é contrdria no caso de haver condi¢des
avancgadas, tais como (mas ndo limitadas a) uso de ventilagdo mecanica por periodo
prolongado, dependéncia de sondas para alimentacao, passar a maior parte do dia
acamado. Pode-se utilizar o préprio texto do PCDT para determinar se ha critérios clinicos
de exclusdo para uso do medicamento.

O relatério médico da a entender que a terapia provocaria cura ou mesmo reduziria a
mortalidade relacionada com a doenga. Ndo foram encontrados dados indicando que a
droga reduza a mortalidade da doenca. A AME é uma doenca neurodegenerativa cronica
de curso clinico inexoravel até o momento. Nenhum medicamento foi capaz de promover
cura da doenca. Na verdade, as terapias discutidas provocam um retardo na progressao da
doenca.
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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 6rgao ou comprometimento de funcao

(X ) NAO
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