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

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 5525/2025 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante: | A A D
1.2. Processo n2 5012959-52.2025.4.03.6100

1.3. Data da Solicitagdo: 16/07/2025

1.4. Data da Resposta: 17/09/2025

1.5. Requerida: SAUDE PUBLICA

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 16/04/2015 — 10 anos

2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Histodrico da doenga: Distrofia muscular de Duchenne — CID G71

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)
1.0(s) medicamento(s) requerido(s) é(sdo) o(s) farmaco(s) normalmente utilizado(s) no
tratamento da doenca de que padece o(a) autor(a)? Ha quanto tempo o medicamento

foi incorporado a terapéutica da doenga de que padece o(a) autor(a) e com que
resultados?
N3o.

2. O(s) medicamento(s) pleiteado(s) é(sdo) fornecido(s) pelo SUS? Houve estudo de sua
inclusdo nas listas do SUS? Ele(s) é(sdo) substituivel(is) por outro(s) fornecido(s) pelo SUS,
com eficiéncia equivalente?

N3o ha registro na ANVISA.

3. Havendo outros medicamentos fornecidos pelo SUS com eficiéncia semelhante, quais
as eventuais consequéncias negativas a saude da autora em razdo do uso do medicamento
intercambiavel, que poderiam ser evitadas pelo uso do farmaco pretendido?

N3ao se aplica.

4. Referido medicamento é considerado experimental? Possui registro na Anvisa? Se
negativa a resposta, ha pedido de registro em andamento na Anvisa? Ha registro do
medicamento em renomadas agéncias estrangeiras? Quais?

N3o ha registro na ANVISA.
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5. O(s) farmaco(s) pleiteado(s) é(sdo) considerado(s) medicamento(s) orfao(s) para
tratamento de doengas raras ou ultrarras? Explicar.
Nao ha registro na ANVISA.
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4. Descricdo da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Medicamento Principio Ativo Registro na Disponivel no Opgdes disponiveis no SUS / Informagdes sobre o Existe Genérico ou
- ANVISA Sus? financiamento Similar?
DUVYZAT - 3ml da 12 Na
mia (fa 2 GIVINOSTAT SR nao Corticoides e reabilitagdo ndo farmacoldgicos a0
horas, uso continuo

Medicamento

Marca Comercial

Laboratério

Apresentacdo PMVG Dose

Custo Anual*

DUVYZAT

CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO

MEDICO PRESCRITOR

SAUDE PUBLICA

* 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 setembro de 2025
4.3. Recomendacgdes da CONITEC: ( ) RECOMENDADO ( ) NAO RECOMENDADO (x) NAO AVALIADO

@ WWW.TIJSP.JUS.BR

YEhHOBPFB tispos -




TRIBUNAL DE JUSTICA DE SAO PAULO
m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS
T SGP 5 — Diretoria da Saude

5. Discussao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia:
O medicamento ndo possui registro identificado na ANVISA. A auséncia de registro na
ANVISA impede, como regra geral, o fornecimento de medicamento por decisdo judicial.
E possivel, excepcionalmente, a concessao judicial de medicamento sem registro sanitario,
em caso de mora irrazoavel da ANVISA em apreciar o pedido (prazo superior ao previsto na
Lei n? 13.411/2016), quando preenchidos trés requisitos:
(i) a existéncia de pedido de registro do medicamento no Brasil (salvo no caso de
medicamentos orfdos para doengas raras e ultrarraras);
(ii) a existéncia de registro do medicamento em renomadas agéncias de regula¢do no
exterior; e
(iii) a inexisténcia de substituto terapéutico com registro no Brasil.

As acdes que demandem fornecimento de medicamentos sem registro na ANVISA
deverdo necessariamente ser propostas em face da Unido.

O item 3 deste entendimento deixa claro que a concessdo judicial sem registro
sanitario tem como pré-requisito mora irrazoavel da ANVISA em apreciar o pedido (prazo
superior ao previsto na Lei n? 13.411/2016). No caso em questdo, ndo foi identificado
pedido de registro junto a ANVISA.

Trata-se de um inibidor de histona desacetilase (HDAC), com efeito de provavel ajuda
a ativar mecanismos de reparo muscular, aumentando a regenerag¢ao das fibras
musculares, reduzindo a inflamacdo e a fibrose (cicatrizacgdo) no musculo. DUVYZAT
(givinostat) é um inibidor de histona desacetilase aprovado pela FDA nos Estados Unidos
para o tratamento da distrofia muscular de Duchenne (DMD) em pacientes a partir de 6
anos de idade, incluindo criangas de 10 anos. A evidéncia cientifica para seu uso nessa faixa
etaria baseia-se principalmente em um estudo multicéntrico, randomizado, duplo-cego e
controlado por placebo (EPIDYS, NCT02851797), que incluiu 179 meninos ambulantes com
DMD, com idade média de 9,8 anos, todos em uso estavel de corticosteroides.

O desfecho primario foi a mudanca no tempo para subir quatro degraus (4-stair climb,
4SC) apd6s 18 meses de tratamento. O grupo tratado com givinostat apresentou uma
progressao significativamente menor da perda funcional em comparagao ao placebo: a
diferenca média ajustada foi de -1,78 segundos (IC 95%: -3,46 a -0,11; p=0,037), indicando
menor declinio funcional. O estudo também avaliou a fracdo de gordura muscular por
espectroscopia de ressonancia magnética, mostrando que o aumento da infiltracao
gordurosa foi menor no grupo givinostat (7,48%) em rela¢do ao placebo (10,89%).

Em relagdo a seguranga, os eventos adversos mais comuns foram disturbios
gastrointestinais (diarreia em 36-43% e vomitos em 29-34% dos pacientes tratados), além
de elevagdo de triglicerideos (23% dos tratados, com necessidade de ajuste de dose ou
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suspensdo em casos de hipertrigliceridemia persistente). O perfil de seguranca foi
considerado aceitdvel

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia

A droga ainda tem poucas evidéncias cientificas. E provavel que ndo alcance
beneficios clinicamente relevantes, apesar de estatisticamente significativos. Nao ha
solicitagdo de registro junto a ANVISA identificada neste momento.

6. Conclusao

6.1. Parecer

() Favoravel

(x ) Desfavoravel

6.2. Conclusao Justificada

O medicamento ndo tem registro na ANVISA. Ha evidéncia de beneficio modesto
na desaceleragao da perda funcional motora em criangas de 10 anos com DMD, quando
comparado ao placebo, com perfil de seguranca compativel com o uso cronico em
pacientes pediatricos, conforme demonstrado em estudo de fase 3 e documentagao
regulatéria da FDA

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

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

(x)NAO
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8. Outras Informacdes — 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 a¢bes 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 — Comissdo Nacional de Incorporacgio 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
avaliagdo 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 - 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 populacdo
brasileira, contemplando o tratamento da maioria das patologias recorrentes do pais.
https://www.conass.org.br/wp-content/uploads/2022/01/RENAME-2022.pdf

REMUMIE - Relagdao 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 agbes 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 diagnostico 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 verificacdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
gestores do SUS. S3ao 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:

» Componente Bdasico da Assisténcia Farmacéutica: destina-se a aquisicido de
medicamentos e insumos no ambito da Atencdo Primaria 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 condicdes de saude da populacdao brasileira na
Atencdo Primaria a Saude. O financiamento desse Componente é responsabilidade dos trés
entes federados. A responsabilidade pela aquisicio 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 doencas negligenciadas, que estdao correlacionadas com a
precariedade das condigdes socioeconémicas 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 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
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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 doengas cronico-degenerativas, inclusive doencas
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 organizacgao distintas.

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