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

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 6602/2026 - NAT-JUS/SP

1. IDENTIFICACAO DO SOLICITANTE

1.1. solicitante: I N RN
1.2. Processo n? 5001179-18.2026.4.03.6703

1.3. Data da Resposta: 10/08/2026

1.4. Requerida: SAUDE PUBLICA

2. PACIENTE

2.1. Data de Nascimento/Idade: 10/07/2012 — 14 anos
2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Historico da doenca: Doenca de Fabry — CID E75.2

3. OBSERVACOES INICIAIS

Uma vez que o NatJus se destina exclusivamente a analise da relacdo entre doenga,
medicamento, procedimento ou produto sob a perspectiva da Medicina Baseada em
Evidéncias, anotamos que ndo respondemos quesitos, nem tampouco nos manifestamos
sobre laudos periciais realizados e materiais cirurgicos.

De igual forma, ndo emitimos notas técnicas ou manifestacdes assemelhadas em:

1. A¢Oes que versem sobre dispensacdao de medicamentos pertencentes ao Componente
Basico da Assisténcia Farmacéutica (CBAF), cuja andlise compete a Rede de Atengdo Basica
do Municipio;

2. Pedidos de apressamento da fila do CROSS (Central de Regulagdo de Ofertas e Servigos
de Saude);

3. Acbes que ndo digam respeito diretamente ao Direito a Saude, entre as quais aquelas
envolvendo questdes de cobertura contratual, bem como as que versem acerca de custeio
de tecnologias e valores correspondentes a materiais cirurgicos;

4. Ages de responsabilidade civil, no que estdo abarcados os casos de erros médicos, bem
COMO processos criminais.

Assim, passamos a emissdo do parecer técnico, restrito aos limites de atuacdo deste
nucleo, com base nas evidéncias cientificas disponiveis.
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4. DESCRICAO DA TECNOLOGIA
4.1. TIPO DA TECNOLOGIA: MEDICAMENTO

. L. . Registro na Disponivel no Opgdes disponiveis no SUS / Informagdes sobre o Existe Genérico ou
e e i i ANVISA SUS? financiamento Similar?
FABRAZYME Beta-agalsidase 1832603310014 SIM - NAO
- Marca Comercial s = Prego vigente
Medicamento S Tty Laboratério Apresentacao Tabela CMED - PMVG
FABRAZYME FABRAZYME SANOFI MEDLEY FARMACEUTICA LTDA. 35 MG PO LIOF SOL INJ CT FA VD TRANS X 20 ML R$ 11.503,87

4.2. RECOMENDAGCOES DA CONITEC:
( X )RECOMENDADO

() NAO RECOMENDADO

() NAO AVALIADO
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5. DISCUSSAQ
5.1. EVIDENCIAS SOBRE A EFICACIA E SEGURANCA DA TECNOLOGIA:

A doenga de Fabry é um disturbio genético raro de armazenamento lisossémico
ligado ao X causado por mutagdes no gene GLA (posicdo Xg22), que codifica a enzima a-
galactosidase A (a-GAL). A mutacdo pode levar a deficiéncia total ou parcial da enzima,
resultando na incapacidade de catabolizar lipidios com residuos terminais a-galactosil,
principalmente a globotriaosilceramida (GB3). Estes, por sua vez, se acumulam na forma
de depdsitos lisossdmicos que geram disfungao celular em células endoteliais, neurdnios,
cardiomidcitos e células renais, levando, finalmente, a processos degenerativos (fibrose) e
perda de fungdao em diferentes érgaos. Portanto, a doenga de Fabry é um disturbio
multissistémico com um amplo espectro de manifestacdes. Mais de 1000 muta¢des no
gene GLA foram descritas (Human Genome Mutation Database). Contudo, nem todas sdo
consideradas patogénicas. Cada mutacdo é especifica para uma unica familia e,
dependendo do seu tipo, diferentes niveis de atividade enzimatica residual podem estar
presentes. Isso ajuda, pelo menos em parte, a explicar a grande variabilidade de
manifestacdes e diferengas na evolugdo clinica da doenga. Os principais acometimentos
sdo cardiovasculares, de sistema nervoso central e periférico e renal. Pacientes podem
apresentar sintomas precoces caracterizados por dor neuropatica, hipohidrose (redugao
produgdo de suor, levando a intolerancia calor, intolerancia a exercicio, febre), e ao longo
tempo apresentam risco de evoluir com doengas cardiacas como insuficiéncia cardiaca,
arritmias, e insuficiéncia renal.

O tratamento da doenca de Fabry até 2001 era realizado com suporte e tratamento
de sintomas, sem um tratamento especifico para doenca e que modificasse a evolugdo. Em
2001 o tratamento com reposi¢ao enzimatica foi aprovado na Europa e pelo FDA nos EUA,
em 2006/2009 pela Anvisa no Brasil. O tratamento com reposi¢do enzimatica (TRE) tem
dois produtos autorizados alfa-agalsidase e beta-agalsidase, de prepara¢dao endovenosa.
Estudos clinicos com ambas as preparagbes enzimaticas demonstraram diminuicdo da
frequéncia das crises de dor, da massa cardiaca, e do depdsito de GL-3 nos rins (com
estabilizacdo ou melhora da fungdo renal nos casos de acometimento leve) e na pele,
melhora a sudorese, os sintomas gastrointestinais. No entanto, ainda ndo estd estabelecido
claramente qual serd o impacto a longo prazo da TRE na mortalidade da doenca de Fabry.
N3do existe evidéncia cientifica do melhor momento de inicio da medica¢do, porém a
literatura atual sugere que o uso precoce do tratamento antes de dano, traz maiores
beneficios. As indicagdes de inicio de tratamento nos guidelines internacionais sdo: todos
os homens homozigotos, mesmo assintomaticos, na infancia, mulheres e homens
heterozigotos que apresentarem sintomas ou indicios de lesdo de drgao pela doenga de
Fabry. Pelo consenso europeu para Doenga de Fabry os critérios de ndo iniciar ou parar a
reposi¢cdo enzimatica sdo: doencga renal terminal, sem indicacdo de transplante associada
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a insuficiéncia cardiaca avancada; expectativa de vida menor que um ano, declinio
cognitivo severo.

5.2. BENEFICIO/EFEITO/RESULTADO ESPERADO DA TECNOLOGIA:
Melhora do quadro clinico.

6. CONCLUSAO
6.1. PARECER

( X) Favoravel
() Desfavoravel

6.2. JUSTIFICATIVA:
A doenca de Fabry é uma doenca genética rara com evolugio ao longo de décadas
de vida, pode levar mortalidade precoce principalmente pelo acometimento

cardiovascular e renal. Dentre as medica¢des aprovadas para uso estdo a reposicao
enzimatica solicitada neste caso. Pelo relatorio apresentado o paciente tem diagndstico
estabelecido de Doen¢a de Fabry apresentando indicacido de tratamento. Pode
apresentar beneficio na progressao do acometimento renal, dor e melhora da qualidade
de vida.

Em 2023 a CONITEC aprovou a incorporacao de beta-algasidase ao SUS para
tratamento de doencga de Fabry em pacientes com mais de 8 anos de idade.

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 6rgao ou comprometimento de fungao

(x) NAO
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8. OUTRAS INFORMACOES — 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 acdes de
saude no pais.

ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitdria
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A ANVISA é uma agéncia reguladora vinculada ao Ministério da Saude e sua finalidade é
fiscalizar a produgdo 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.

CONITEC - Comissdo Nacional de Incorporac¢do 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 definigdo das tecnologias do SUS. E responsavel pela
avaliacdo de evidéncias cientificas sobre a avaliagdo econémica, custo-efetividade, eficacia,
a acurdcia, e a seguranca do medicamento, produto ou procedimento, e avaliagdo
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 populagdo
brasileira, contemplando o tratamento da maioria das patologias recorrentes do pais.

https://bvsms.saude.gov.br/bvs/publicacoes/relacao nacional medicamentos 2024.pdf

REMUME - Relagdao Municipal de Medicamentos Essenciais

A REMUME é uma lista padronizada de medicamentos adquiridos pelo municipio, norteada
pela RENAME (Relagcdo Nacional de Medicamentos) que atende as necessidades de saude
prioritarias da populacdo, sendo um importante instrumento orientador do uso de
medicamentos no municipio.

PROTOCOLOS CLINICOS E DIRETRIZES TERAPEUTICAS (PCDT) - regramentos do Ministério
da Saude que estabelecem critérios para o diagndstico da doenca 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. Sdo baseados em evidéncia cientifica e consideram critérios de eficacia,
seguranga, 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 sdo 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 Atencdo Primaria em salde e aqueles relacionados
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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 condi¢ées de saude da populagdo 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
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¢cdes de saude
caracterizadas como doencgas negligenciadas, que estdo correlacionadas com a
precariedade das condi¢cdes socioeconOmicas de um nicho especifico da sociedade. Os
medicamentos do elenco do Cesaf sao financiados, adquiridos e distribuidos de forma
centralizada, pelo Ministério da Saude, cabendo aos demais entes da federagcdao 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 responsdvel pelo seu financiamento. O Componente
Especializado da Assisténcia Farmacéutica (Ceaf) é uma estratégia de acesso a
medicamentos, no ambito do SUS, para doencas 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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