Nota Técnica 554389

Data de conclusao: 11/08/2026 11:14:14

Paciente

Nome: I

Data de Nascimento: 05/11/2019
Idade: 6 anos
Sexo: Masculino

Cidade: Santo André/SP

Dados do Advogado do Autor

Nome do Advogado: -
Numero OAB: -

Autor esta representado por: -

Dados do Processo

Numero do Processo: 5001681-54.2026.4.03.6703
Esfera/Orgao: Justica Federal

Vara/Serventia: 6° Nucleo de Justica 4.0

Tecnologia 554389

CID: G71.0 - Distrofia muscular

Diagnéstico: distrofia muscular de Duchenne

Meio(s) confirmatorio(s) do diagnéstico ja realizado(s): Laudo médico.

Descricao da Tecnologia

Tipo da Tecnologia: Produto
Registro na ANVISA? Nao

Descricao: vamorolona
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O produto esta inserido no SUS? Nao

Outras Tecnologias Disponiveis

Tecnologia: vamorolona

Descrever as opcoes disponiveis no SUS e/ou Saude Suplementar: Corticosterbides e
terapias de reabilitacdo ndo-farmacoldgicas.

Custo da Tecnologia

Tecnologia: vamorolona
Custo da tecnologia: -

Fonte do custo da tecnologia: -

Evidéncias e resultados esperados

Tecnologia: vamorolona

Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia: A vamorolona (Agamree®) &€ um
corticosteroide desenvolvido para o tratamento da distrofia muscular de Duchenne, aprovado
pela FDA para pacientes com 2 anos ou mais. Atua no receptor dos glicocorticoides, mantendo
o efeito anti-inflamatério, mas buscando reduzir alguns dos efeitos adversos associados aos
corticosteroides tradicionais. Também apresenta acéo sobre o receptor mineralocorticoide (3).

Um ensaio clinico avaliou a vamorolona durante 24 semanas em meninos de 4 a menos de 7
anos com DMD (distrofia muscular de Duchenne) que ainda n&o haviam usado
corticosteroides. Dos 121 participantes randomizados, 114 concluiram o estudo. Em
comparacado com placebo, a vamorolona melhorou a capacidade de levantar-se do chao: a
dose de 6 mg/kg/dia aumentou a velocidade no TTSTAND (teste de levantar-se da posicéo
deitada) em 0,05 evento por segundo, enquanto o placebo apresentou pequena piora de 0,01
evento por segundo (p=0,002); a dose de 2 mg/kg/dia também apresentou beneficio (p=0,02).
No 6MWT (teste de caminhada de seis minutos), os pacientes tratados com vamorolona
caminharam cerca de 42 metros a mais com 6 mg/kg/dia e 37 metros a mais com 2 mg/kg/dia
do que os que receberam placebo. A dose de 6 mg/kg/dia também melhorou o desempenho no
teste de correr ou caminhar 10 metros. A proporcédo de participantes com algum evento
adverso foi semelhante entre os grupos, variando de 79% a 89%. Entretanto, a prednisona
reduziu o crescimento e os marcadores relacionados a formacao e renovacgao 6ssea, enquanto
esses efeitos ndo foram observados com a vamorolona; o percentil de altura diminuiu 1,88
ponto com prednisona e aumentou 3,86 pontos com vamorolona 6 mg/kg/dia (p=0,02). Por
outro lado, tanto a prednisona quanto a vamorolona reduziram a producgdo de cortisol,
indicando risco de insuficiéncia adrenal, avaliada pelo teste com ACTH (hormdnio
adrenocorticotréfico). Assim, a vamorolona apresentou beneficio motor semelhante ao dos
corticosteroides, com menor impacto sobre crescimento e saude déssea, mas sem eliminar o
risco de supressao adrenal (4).

Extensdo do ensaio clinico anterior avaliou durante 48 semanas 0s grupos que, apds 24
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semanas, passaram de placebo ou prednisona para vamorolona; 112 participantes,
correspondentes a 92,6%, completaram o estudo. A dose de 6 mg/kg/dia manteve até a
semana 48 os beneficios observados nos cinco desfechos motores e, em comparacédo com 2
mg/kg/dia, apresentou maior melhora na velocidade para levantar-se da posicdo deitada, com
diferenca de 0,050 evento/s (p=0,010), na 6MWD (distancia percorrida em seis minutos), com
diferenca de 34,8 metros (p=0,047), e na velocidade para subir quatro degraus, com diferenca
de 0,053 evento/s (p=0,031); n&o houve diferencas significativas entre as doses na velocidade
para correr ou caminhar 10 metros nem na NSAA (Avaliacao Ambulatorial North Star). Os
participantes inicialmente tratados com placebo apresentaram melhora apés a introducéo da
vamorolona, enquanto aqueles que passaram da prednisona para 6 mg/kg/dia mantiveram os
beneficios motores e apresentaram recuperacéo significativa do crescimento, com melhora de
0,228 no escore padronizado de altura (p=0,036). Nao ocorreram mortes, € os trés eventos
adversos graves foram considerados néo relacionados ao medicamento; eventos relacionados
ao tratamento foram mais frequentes com 6 do que com 2 mg/kg/dia, 39,3% versus 17,9%. O
aumento inicial do IMC (indice de massa corporal) estabilizou apdés 24 semanas, a redugéo dos
marcadores de renovacado Ossea causada pela prednisona foi rapidamente revertida ap6s a
troca para vamorolona e a supressao adrenal nao piorou entre as semanas 24 e 48. Assim, a
vamorolona 6 mg/kg/dia demonstrou manutencdo mais consistente da eficacia motora, com
menor impacto sobre crescimento e metabolismo 6sseo do que a prednisona, embora 0s
resultados de 48 semanas devam ser interpretados com cautela por envolverem amostras
pequenas e analises exploratérias (5).

Um terceiro estudo complementa os dois ensaios anteriores ao comparar indiretamente, por
meio de ponderacédo estatistica entre os estudos VISION-DMD e FOR-DMD, a vamorolona 6
mg/kg/dia com prednisona 0,75 mg/kg/dia e deflazacorte 0,9 mg/kg/dia em meninos de 4 a
menos de 7 anos com distrofia muscular de Duchenne (DMD). Enquanto o primeiro estudo
havia demonstrado, em comparacgéo direta com placebo, que a vamorolona melhora a fungéo
motora em 24 semanas e causa menor prejuizo ao crescimento e aos marcadores 6sseos do
que a prednisona, e 0 segundo mostrou que esses beneficios, sobretudo com 6 mg/kg/dia, se
mantém até 48 semanas, 0 estudo mais recente buscou verificar se essa eficacia seria
comparavel a dos corticosteroides classicos ao longo de aproximadamente um ano. Foram
analisados 28 pacientes tratados com vamorolona, 50 com prednisona e 55 com deflazacorte;
aos 12 meses, ndo houve diferencas estatisticamente significativas entre os tratamentos na
velocidade para levantar-se da posicao deitada nem na disténcia percorrida em seis minutos,
mas a vamorolona apresentou menor melhora do que o deflazacorte na velocidade para correr
ou caminhar 10 metros, diferenca de —0,179 m/s, e na NSAA diferenca de —1,67 ponto. Em
contrapartida, a vamorolona preservou melhor o crescimento linear, com diferenca no escore
padronizado de altura aos 12 meses de 0,44 em relagcéo a prednisona e de 0,72 em relagao ao
deflazacorte, ambas com p<0,0001, embora tenha sido associada a maior aumento de peso e
do IMC (indice de massa corporal). Assim, o estudo reforca os achados anteriores de eficacia
motora globalmente semelhante e menor impacto sobre o crescimento, mas nao comprova
equivaléncia ou nao inferioridade, pois se trata de uma comparacéo indireta de Classe lll, com
amostras pequenas, intervalos de confiangca amplos e possiveis diferengas residuais entre as
populacdes dos dois ensaios (6).

Custo:

N&o foi possivel identificar orcamento fornecido pela parte autora.
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Né&o foi possivel identificar avaliagcdes formais de custo-efetividade publicadas por érgaos como
NICE, CADTH ou outras agéncias de avaliacdo de tecnologias em saude (HTA) especificas
para a vamorolona na DMD.

Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia: Melhora e manutengdo da fungéo
motora por até 48 semanas de pequena magnitude, com menor comprometimento do
crescimento linear e dos marcadores de saude O6ssea do que os corticosteroides classicos,
ainda néo tenha demonstrado equivaléncia definitiva a prednisona ou ao deflazacorte.

Recomendacoes da CONITEC para a situacao clinica do demandante: Nao avaliada

Conclusao

Tecnologia: vamorolona
Conclusao Justificada: Nao favoravel

Conclusao: Embora os estudos disponiveis indiquem que a vamorolona possa melhorar e
manter a funcdo motora, especialmente na dose de 6 mg/kg/dia, com menor comprometimento
do crescimento linear e dos marcadores de saude éssea em comparacao aos corticosteroides
classicos, as evidéncias ainda apresentam limitagdes, incluindo amostras pequenas,
seguimento relativamente curto e comparacgao indireta com prednisona e deflazacorte, sem
demonstracdo definitiva de equivaléncia, nao inferioridade ou superioridade clinica, além de
apresentar resultados de pequena magnitude em desfechos intermediarios. Além disso, o
medicamento ndo possui registro na ANVISA, nao foi avaliado pela CONITEC e nao integra o
SUS, de modo que ainda n&o houve avaliagdo regulatoria e de incorporagdo no contexto
brasileiro quanto a sua eficacia, seguranca e relacdo de custo-efetividade.

No caso concreto, também ndo foram apresentadas informag¢des sobre os tratamentos
farmacologicos e nao farmacoldgicos ja realizados, o tempo de utilizac&do, a adeséo, a resposta
clinica ou a ocorréncia de eventos adversos com o0s corticosteroides e as terapias de
reabilitacdo disponiveis no SUS, o que impede verificar falha, contraindicagéo ou intolerancia
as alternativas atualmente acessiveis. Tampouco foi fornecido orgamento para o tratamento,
nem foram identificadas avaliacdes formais de custo-efetividade aplicaveis ao medicamento,
impossibilitando a avaliacdo de custos e o valor terapéutico adicional da tecnologia pleiteada.
Assim, diante da auséncia de registro sanitario nacional, de avaliacao pela CONITEC, de
informacdes suficientes sobre a resposta as opc¢des ofertadas pelo SUS e de elementos
econdmicos minimos, conclui-se de forma desfavoravel ao provimento judicial do pleito neste
momento.

Ha evidéncias cientificas? Sim

Justifica-se a alegacao de urgéncia, conforme definicao de Urgéncia e Emergéncia do
CFM? Nao
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NatJus Responsavel: Nacional
Instituicao Responsavel: NAT-Jus Doencas Raras - HCPA/TelessaudeRS
Nota técnica elaborada com apoio de tutoria? Nao

Outras Informacdes: De acordo com informacbes fornecidas pela parte autora (Num.
597533903), o paciente é portador de distrofia muscular de Duchenne (DMD). Apresenta
discreta diminui¢do de forgca. Mantém a deambulacéo, clinicamente mantém fungéo cardiaca e
respiratéria normais. Tem autismo nivel 1 de suporte. Nao foram informados tratamentos em
curso ou ja realizados.

Foi prescrito 0 medicamento vamorolona (Agamree®), de forma continua (Num. 597533903).
Nao foi identificada manifestacdo da gestdo do SUS sobre o pleito.

As distrofias musculares sdo um grupo de desordens caracterizadas por fraqueza e atrofia
muscular de origem genética que ocorre pela auséncia ou formacéo inadequada de proteinas
essenciais para o funcionamento da fisiologia da célula muscular, cuja caracteristica principal &
o enfraquecimento progressivo da musculatura esquelética, prejudicando os movimentos (1). A
distrofia muscular de Duchenne (DMD) caracteriza-se pela mutacdo do gene DMD, responsavel
pela codificacdo da proteina distrofina. Este gene, uma vez mutado, produz uma distrofina de
tamanho inferior, ndo funcional. Desta forma, a integridade muscular € comprometida e o tecido
passa a ser danificado mesmo quando executadas atividades cotidianas de baixo esforco. E
uma forma grave de distrofia que apresenta, além do comprometimento motor, complicacbes
cardiacas, respiratorias e cognitivas. E mais prevalente em homens e a perda da capacidade
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motora é notavel logo aos primeiros anos de vida, levando a necessidade de uso de cadeira de
rodas para locomocédo por volta dos 13 anos de idade, com expectativa de vida de,
aproximadamente, trés décadas (2).

A DMD é uma condicéo rara, cuja prevaléncia na Europa e América do Norte varia de 1,3 a
2,1/10.000 homens. O tratamento requer acompanhamento por equipe multiprofissional, com
foco em terapia de reabilitacdo e manejo das complicacdes clinicas. E recomendado o uso de
corticoesterbides. Nas ultimas décadas, os laboratorios farmacéuticos tém investido em
terapias génicas para a DMD, a exemplo dos medicamentos golodirsena, eteplirsena e
casimersena, cujo mecanismo € conhecido como salto de exon; e o atalureno, tecnologia
reconhecida como read-through (1).
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