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

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 6135/2025 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante: [
1.2. Processo n2 5000402-82.2025.4.03.6116

1.3. Data da Solicitagcdo: 08/08/2025

1.4. Data da Resposta: 25/09/2025

1.5. Requerida: SAUDE PUBLICA

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 05/10/1934 - 90 anos

2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Marilia/SP

2.4. Histérico da doenca: Neoplasia Mielodispldsica com Sideroblastos em Anel - D46.1

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)
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4. Descricdo da Tecnologia
4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Disponivel no Existe Genérico
Medicamento Principio Ativo Registro na ANVISA pSUS? Opgdes disponiveis no SUS / Informagdes sobre o financiamento ou Similar?
Filgrastim, talidomida, quimioterapia e transplante de células tronco
LUSPATERCEPT 75 mg LUSPATERCEPTE 1018004110021 NAO* hematopoiéticas, além de tratamentos~ de suporte como eritropoetina e NAO
transfusoes.
Dependente de protocolo do CACON e UNACON *

*0Os medicamentos oncoldgicos pertencem a Assisténcia Oncoldgica, dessa forma ndo integram a Relagdo Nacional de Medicamentos Essenciais (RENAME). Os Centros de

Assisténcia de Alta Complexidade em Oncologia (CACON) e as Unidades de Assisténcia de Alta Complexidade em Oncologia (UNACON) sdo os responsaveis pela escolha de
medicamentos e protocolos a serem ofertados a populagdo.

Medicamento Marca Comercial Laboratério Apresentacdo PMVG Dose Custo Anual*
BRISTOL-MYERS SQUIBB 75 MG PO LIOF SOLINJSCCT FAVD "
LUSPATERCEPT 75 mg REBLOZYL FARMACEUTICA LTDA TRANS RS 29.887,87 01 frasco a cada 21 dias RS 508.093,79

CUSTO TOTAL ANUAL - PREGO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO R$ 508.093,79

MEDICO PRESCRITOR

SAUDE PUBLICA
* Calculo anual somente para medicamentos nao incorporados na politica publica do SUS, mas com registro na ANVISA, conforme Tema de Repercussdo Geral n? 1234,

4.2. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos CMED/Anvisa - Referéncia setembro/2025.

4.3. Recomendagdes da CONITEC: ( ) RECOMENDADO ( ) NAO RECOMENDADO ( X ) NAO AVALIADO
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5. Discussao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia

Sobre a Sindrome Mielodisplasica (SMD)

A Sindrome Mielodisplasica (SMD) sdo um grupo de neoplasias da medula dssea
caracterizadas por hematopoese ineficaz e manifestada por displasia morfolégica em
células hematopoéticas e por citopenia(s) no sangue periférico, na auséncia de outras
causas que justifiqguem a(s) citopenia(s). Predominantemente uma doenca dos idosos (a
idade mediana dos pacientes ao diagndstico é 75,7 anos), a SMD pode evoluir para
leucemia mieloide aguda (LMA) e é mais comum em homens (aproximadamente 2:1).

Pacientes com suspeita de Sindrome Mielodisplasica devem ser avaliados por um
especialista na drea de hematologia para serem submetidos a investigagdo diagndstica.

A Unica terapia curativa para a Sindrome Mielodispldsica é o transplante de células-
tronco hematopoéticas (TCTH) alogénico, reservado preferencialmente para pacientes
abaixo de 75 anos e sindrome mielodisplasica de risco intermediario e alto definidos pelo
IPSS e IPSS-R. O objetivo principal da terapia da Sindrome Mielodisplasica de baixo risco é
melhorar a(s) citopenia(s), a fim de prevenir complicagdes, como sangramento e infec¢bes
graves, reduzir a necessidade de transfusdao de hemocomponentes e melhorar a qualidade
de vida dos pacientes. A observagao clinica, sem necessidade de terapia especifica, pode
ser a melhor opgao para pacientes com Sindrome Mielodisplasica de baixo risco e
citopenia(s) assintomatica(s). A deteccdo de sinais de gravidade ou evolugdo da doenca
indicam a necessidade de terapia especifica. Os indicadores de evolugdo sdo o
agravamento de citopenia(s) e um nuimero crescente de blastos no sangue periférico ou
medula dssea e evolucdo clonal.

Como se trata de doencga com curso clinico varidvel, o diagndstico, a estratificacdo de
risco e tratamento sao feitos por médicos hematologistas.

Luspatercepte é uma proteina de fusdao recombinante com atividade estimuladora de
hemacias, que atua inibindo varios ligantes na superfamilia do fator de crescimento
transformante (TGF)-beta. Isso evita a ativacdo de uma variedade de membros da
superfamilia TGF-beta envolvidos na eritropoiese em estagio avancado e resulta em uma
diferenciagao e proliferagdo aumentadas de progenitores eritroides. O luspatercept atua
em um estagio posterior, diferente da eritropoietina.

O estudo pivotal MEDALIST (Fenaux et al., 2020) foi um ensaio clinico randomizado,
duplo-cego, controlado por placebo, que incluiu 229 pacientes com SMD de baixo risco ou
anemia sideroblastica associada a mutacdo SF3B1, dependentes de transfusdo de hemacias
e com falha, intolerancia ou ndo elegibilidade ao uso de agentes estimuladores de
eritropoese (AEE).
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O critério de inclusdao exigia dependéncia transfusional crénica e niveis inadequados
de eritropoetina enddgena, ou falha ao uso prévio de AEE.

O tratamento consistiu em luspatercepte subcutdneo a cada 3 semanas, comparado a
placebo, por pelo menos 24 semanas. Os resultados demonstraram:

Independéncia transfusional por 28 semanas: 38% no grupo luspatercepte vs. 13% no
grupo placebo (p<0,001);

= Melhora sustentada nos niveis de hemoglobina;
= Perfil de seguranga aceitdvel, com eventos adversos mais comuns sendo fadiga,
diarreia, ndusea e dor musculoesquelética.

Diretrizes internacionais (NCCN v2.2025, ESMO 2023) recomendam o luspatercepte
somente para pacientes com SMD de baixo risco ou anemia siderobladstica dependente de
transfusdo, apods falha ao tratamento com AEE.

N3o ha evidéncia de beneficio para uso como tratamento inicial em pacientes sem
dependéncia transfusional e com niveis normais de eritropoetina, cendrio no qual a
primeira linha preconizada é o uso de AEE, caso indicado, ou apenas observacao clinica até
surgirem critérios para tratamento ativo.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia

No cenario aprovado em estudos e diretrizes (dependéncia transfusional e falha a
AEE), o beneficio é a reducdo ou eliminacdo da necessidade transfusional. No caso em
qguestdo, ndo se espera beneficio clinico comprovado devido a auséncia de critérios de
indicacgao.

6. Conclusao

6.1. Parecer

() Favoravel

( X ) Desfavoravel

6.2. Conclusdo Justificada

O luspatercepte demonstrou eficacia em pacientes com SMD de baixo risco e anemia
sideroblastica dependente de transfusao e refrataria ou inelegivel a AEE. Ndo ha evidéncias
para seu uso como primeira linha em pacientes sem necessidade transfusional e com niveis
normais de eritropoetina.

O medicamento ndo foi avaliado pela CONITEC, ndo estd incorporado ao SUS e
apresenta custo elevado. Existem alternativas de manejo clinico mais adequadas para o
estagio atual da doenga, incluindo acompanhamento e inicio de AEE quando indicado.

O uso pleiteado ndao encontra respaldo nas diretrizes nacionais e internacionais nem
nas evidéncias cientificas disponiveis.
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Portanto este NATJUS manifesta-se DESFAVORAVEL 3 demanda.

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 6rgdao ou comprometimento de funcao

(X ) NAO
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8. Outras InformacGes — conceitos
ANS - Agéncia Nacional de Saude Suplementar

A ANS é a agéncia reguladora do setor de planos de satde 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¢des 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 sanitaria como
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medicamentos, agrotdxicos e cosméticos. A agéncia também é responsdvel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC — Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no Sistema Unico de Saude.
A CONITEC é um drgao colegiado de carater permanente do Ministério da Salude, que tem
como funcdo essencial assessorar na defini¢io das tecnologias do SUS. E responsével pela
avaliacdo de evidéncias cientificas sobre a avaliacdao econdémica, custo-efetividade, eficacia,
a acurdcia, e a seguran¢a do medicamento, produto ou procedimento, e avaliagdao
econdmica: custo-efetividade.

RENAME - Relagdo 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 populagio
brasileira, contemplando o tratamento da maioria das patologias recorrentes do pais.
https://bvsms.saude.gov.br/bvs/publicacoes/relacao_nacional medicamentos 2024.pdf

REMUME - Relagdo 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 a¢des 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 responsdvel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

PROTOCOLOS CLINICOS E DIRETRIZES TERAPEUTICAS (PCDT) - regramentos do Ministério
da Saude que estabelecem critérios para o diagndstico 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

@WWWTJSD JUS.BR yhoQPO® Ttise



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

SGP 5 — Diretoria da Saude

acompanhamento e a verificacdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
gestores do SUS. S3o 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 Basico da Assisténcia Farmacéutica: destina-se a aquisicdo de
medicamentos e insumos no ambito da Atengao Primaria em satde e aqueles relacionados
a agravos e programas de saude especificos, inseridos na rede de cuidados deste nivel de
atencdo. O Componente Bdasico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
que tratam os principais problemas e condi¢ées de saude da populag¢do brasileira na
Atencdo Primaria a Saude. O financiamento desse Componente é responsabilidade dos trés
entes federados. A responsabilidade pela aquisicdo e pelo fornecimento dos itens a
populagao 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 estdao correlacionadas com a
precariedade das condi¢Ges 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 federagdo 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
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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 doencgas contempladas
neste Componente estdo divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizacao distintas.

A autoria do presente documento ndo é divulgada, nos termos do artigo 32, §12, da Resolug¢do n?
479/2022, do Conselho Nacional de Justiga.
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