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SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 7430/2024 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante: |

1.2. Processo n2: 5030037-49.2024.4.03.6100
1.3. Data da Solicitacdo: 07/11/2024
1.4. Data da Resposta: 14/11/2024

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 01/07/2022 - 02 anos

2.2 Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: S3&o Paulo/SP

2.4. Historico da doenca: Sindrome de Rett — CID10 F84.2

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

Requisite-se ao NAT-JUS, com urgéncia, uma Nota Técnica com os seguintes
esclarecimentos:

1. O medicamento requerido é o farmaco normalmente utilizado no tratamento da
doenca de que padece a autora (medicamento de escolha)? Ha quanto tempo o
medicamento passou a ser utilizado no tratamento da doenca de que padece a autora e
com que resultados? A medicagao foi aprovada pelo FDA americano em margo de 2023.

2. O medicamento esta incorporado no SUS? Houve proposta de incorporag¢ao acolhida
pelo MS ou proposta de ndo incorporacao? Se disponivel, referenciar o parecer da
CONITEC correspondente. Nao. Nao ha avaliagaoda CONITEC para esta medicagdao. Nao
localizamos registro na ANVISA.

3. 0 medicamento requerido é substituivel por outro ou outros fornecidos pelo SUS, com
eficiéncia equivalente? N3o hd outro farmaco modificador da doenga para esta doenga.

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

O tratamento da doencga baseia-se nas terapias multidisciplinares que incluem fisioterapia,
fonoaudiologia, psicoterapia, terapia ocupacional e no manejo clinico das complicacdes
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clinicas associadas a doenca, incluindo a epilepsia, disturbios do sono, escoliose,
fragilidade, dentre outras.

5. A aplicacdo do medicamento deve ocorrer em ambiente hospitalar? Nao.
6. O medicamento exige algum cuidado especial para o seu correto armazenamento?

De acordo com a bula da medicacdo: Armazene DAYBUE na posicao vertical refrigerado
entre 2°C e 8°C (36°F a 46°F). Nao congele. Mantenha a tampa bem fechada. Descarte
qualquer solugao oral DAYBUE nao utilizada apds 14 dias da primeira abertura do frasco.
https://www.accessdata.fda.gov/drugsatfda docs/label/2023/217026s000Ibl.pdf

7. O medicamento pleiteado é considerado experimental? Possui registro na ANVISA?
Desde quando? Se negativa a resposta, ha pedido de registro em andamento na ANVISA?
Desde quando? Se ndo estiver registrado na Anvisa, esta registrado em grandes agéncias
internacionais? N3o localizamos registro na ANVISA. Foi aprovado pelo FDA americano em
margo de 2023, baseado nos estudos de fase Il (favor ver item 5) que incluiram
participantes do sexo feminino com idades entre 5 e 20 anos. Um estudo de fase Ill, em
criangasde 2 a5 anos, como resultado da aprovagdo de comercializagdo da trofinetida em
10 de margo de 2023, foi encerrado pelo Patrocinador com a intencdo de mudar os
pacientes para um produto disponivel comercialmente. (favor ver referencia 7)

8. Ha prova cientifica da efetividade do medicamento para o caso em analise? Quais os
efeitos benéficos ja comprovados? Favor ver item 5.

9. Outros esclarecimentos julgados pertinentes. Favor ver item 5.

4. Descrigao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO TROFINETIDE 200MG/ML
4.2. Principio Ativo: TROFINETIDE

4.3. Registro na ANVISA: Nao

4.4. O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: ndo
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4.5. Descrever as opgdes disponiveis no SUS/Saude Suplementar:

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

4.7. Recomendac¢des da CONITEC: N3o avaliada.

5. Discussdo e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia:

A sindrome de Rett (RTT) é um disturbio grave do neurodesenvolvimento
dominante ligado ao X que afeta predominantemente mulheres e mais de 90% desses
pacientes apresentam mutac¢des ligadas ao gene da proteina 2 de ligacdo ao metil-CpG
(MeCP2). Embora a sindrome seja bem conhecida pelo cldssico movimento repetitivo da
mao com declinio na fala, os pacientes podem apresentar uma ampla gama de deficiéncias
cognitivas e motoras. As comorbidades tipicas na RTT sao caracterizadas por crescimento
deficiente, convulsdes, disturbios do sono, hiperventilacdo, crises de retencao de ar,
dificuldades de alimentacado, escoliose e problemas comportamentais. Sua evolucdo é
dividida em quatro estagios (Hagberg e Witt-Engerstrom, 1986):

1. Estagnacgao precoce: caracterizada pela perda de competéncias adquiridas. A diminuigao
da velocidade de crescimento da cabeca é notada pela primeira vez aqui. Freqlientemente,
ha menos contato visual e interagao social, ocorrendo entre 6 e 18 meses de idade.

2. Regressao rapida: marcada por grave declinio motor e cognitivo, geralmente
acompanhado de torcer as maos e respiragao periddica. Surgem caracteristicas autistas.
Esta fase ocorre entre 1 e 4 anos de idade.

3. Fase pseudoestaciondria: periodo de relativa estabilidade, embora os individuos
permaneg¢am gravemente prejudicados. Pode haver algumas melhorias no comportamento
e nas habilidades de comunicacado. A epilepsia é proeminente nesta fase. Ocorre entre 2 e
10 anos de idade.

4. Deterioracao motora tardia: fase caracterizada por declinio motor progressivo, rigidez
muscular e desenvolvimento de escoliose. Alguns se tornarao dependentes de cadeiras de
rodas. A comunicacdo pode melhorar, mas a linguagem ndo é recuperada. Esta fase
geralmente comeca apds os 10 anos de idade. (1) O tratamento inclui medidas sintomaticas
(fisioterapia, terapia ocupacional, fonoaudiologia, terapia comportamental), na melhoria
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N3o ha avaliacao da CONITEC para esta medicacdo. Nao localizamos registro na
ANVISA.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
Melhorias na funcdo respiratéria e na frequéncia cardiaca

5.3. Parecer

() Favoravel

@www TISP.JUS.BR vyEhHOBPFPG Ttase















