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NOTA TECNICA N2 7434/2024 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1 solicitante: |

1.2. Processo n2: 5002172-63.2024.4.03.6143
1.3. Data da Solicitacdo: 07/11/2024
1.4. Data da Resposta: 14/11/2024

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 02/05/2019 - 05 anos
2.2 Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: Campinas/SP

2.4. Historico da doenca: Acondroplasia — CID10 Q77.4

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)
1 - Considerando as condigOes descritas no relatério médico acostado aos autos, a parte

autora se enquadra na especificagdo do publico-alvo descrito na bula do medicamento?
Sim, o medicamento é indicado para pessoas com acondroplasia, doenca que
confirmadamente acomete a paciente.

2 — Ha evidéncias cientificas que justifiquem o uso do medicamento para o tratamento
da doenca que acomete a parte autora? Em caso positivo, citar as evidéncias cientificas.
Nao ha outro medicamento disponivel para o tratamento da doenca, somente de suas
consequéncias. Trata-se da primeira medicacdo aprovada para o tratamento da
acondroplasia e as perspectivas com o uso da medicag¢ao sdo promissoras (Savarirayan,
2022; Brasil, 2022), entretanto ndo ha ainda clareza acerca do tempo durante o qual ela
deva ser utilizada e quais seus efeitos a longo prazo sobre o crescimento esquelético,
proporg¢des corporais e funcionalidade, bem como como o tratamento pode melhorar as
complicacdes médicas relacionadas a acondroplasia.

3- Justifica-se a alegagdo de urgéncia noticiada na peticdo inicial?
O tratamento visa melhora do crescimento somatico e reducdao das complicacdes da
doenga, as quais acontecem a longo prazo.

4- O medicamento requerido é registrado na ANVISA?
Sim.
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5—-Em caso negativo, ha pedido de registro do medicamento no Brasil? Se houver pedido
de registro, apresentar informacgdes sobre a tramitacdo do pedido de registro (data, fase
em que se encontra, etc.);

Nao se aplica.

6 — O medicamento pleiteado é registrado em renomadas agéncias de regulagdao no
exterior (ex. EUA, Unido Europeia, Japdo)? Em caso positivo quais?

A medicacao foi aprovada pela ANVISA em novembro de 2021; na Europa, a Agéncia
Europeia de Medicamentos (EMA) o aprovou para comercializagdo em 26/08/2021
(https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/voxzogo) e, nos Estados
Unidos, o orgao FDA o aprovou em 19/11/2021
(https://www.drugs.com/history/voxzogo.html).

7- 0 medicamento pode ser considerado 6rfdo ou existem outras tecnologias disponiveis
no SUS, de eficacia comprovada cientificamente, sejam eles cirurgicos, terapéuticos ou
medicamentosos, que ainda ndao tenham sido ministrados a parte autora e que se
encontrem no rol dos recursos disponibilizados pelo SUS?

Ndo ha outro medicamento disponivel para o tratamento da doenca, somente de suas
consequéncias. Trata-se da primeira medicacdao aprovada para o tratamento da
acondroplasia.

8 — 0 medicamento requerido é o Unico possivel para o tratamento da parte autorae,
portanto, pode ser considerado imprescindivel?

O tratamento de pessoas com acondroplasia deve envolver os diferentes aspectos que se
associam as manifestagdes da doenga, como por exemplo:

- atraso do desenvolvimento: terapias fisicas (disponiveis pelo SUS)

- Auxilio e adaptacdo as atividades de vida diaria: o que pode ser feito no
SUS por equipes multidisciplinares que envolvam terapeutas ocupacionais e
fisioterapeutas, entre outros.

- Crescimento: neste ponto reside o maior desafio. A despropor¢do entre os
membros e o tronco leva a dificuldades de vida diaria e baixa estatura. O PCDT de
baixa estatura contempla apenas situacdes relacionadas a deficiéncia do horménio
do crescimentoe situagOes correlatas. Para acrondoplasia, a reposi¢ao de hormonio
do crescimento ndo é recomendada e inclusive tem potencial para piorar a
desproporcdo entre os membros e o tronco. A medicacdo proposta, Vosorotida, é
a primeira aprovada para o tratamento especifico da doenca, o que aconteceu no
segundo semestre de 2021. Trata-se de um andlogo do peptideo natriurético do
tipo C recombinante que estimula a ossificacdo endocondral, um processo que é
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inibido em pacientes com acondroplasia e foi aprovado pela Food and Drug
Administration dos EUA em 2021 para aumentar o crescimento linear em criancas
com acondroplasia 25 anos de idade cujas epifises ainda estdo abertas. Em um
estudo de fase lll, 121 criangas com acondroplasia com idade entre 5 e <18 anos
foram aleatoriamente designadas para vosoritide 15 mcg/kg por via subcutdnea
diariamente ou placebo por 52 semanas. Os pacientes tratados com vosoritide
tiveram um aumento maior na velocidade média de crescimento anual desde a
linha de base até 52 semanas em comparacdao com o grupo placebo (diferenca
média ajustada 1,57 cm/ano; IC 95% 1,22-1,93). No Brasil, a ANVISA o aprovou em
novembro de 2021 para o tratamento de acondroplasia em pacientes a partir de 2
anos de idade e cujas epifises ndo estao fechadas. O diagndstico de acondroplasia
deve ser confirmado por teste genético apropriado. A agéncia europeia de
medicamentos também o aprova para criangas acima de 2 anos.
- Cirurgias de alongamentos de membros — sao bastante controversas e ndo
devem ser indicadas rotineiramente
- Controle de peso, com abordagem multidisciplinar, disponivel no SUS
- Controle e prevencdao de otite média — também multidisciplinar,
coordenado por médicos otorrinolaringologistas, é fundamental para prevenir
alteragdes de fala e audi¢ao; Disponivel no SUS
- Tratamento da apneia do sono — com medidas comportamentais e
possivelmente com abordagens otorrinolaringoldgicas. Disponivel no SUS
- Arqueamento das pernas — necessaria terapia fisica e drteses, disponiveis
no SUS
- Estenose medular e compressao cervico-medular. Necessita de intervencao
neurocirurgica, disponivel no SUS
Assim, o tratamento é complexo e necessario ao longo de toda a vida do paciente. Muitas
das necessidades podem ser supridas a partir dos recursos disponiveis no SUS, entretanto,
a Unica medicagdo aprovada para o tratamento da doenga é a que esta sendo pleiteada
pelo demandante, ndo disponivel pelo SUS e ndo avaliada pela CONITEC até o momento.
Por outro lado, a medicacdo foi recentemente aprovada tanto no Brasil (aprovada pela
ANVISA em novembro de 2021) quanto internacionalmente. Na Europa, a Agéncia Europeia
de Medicamentos (EMA) o aprovou para comercializacio em 26/08/2021
(https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/voxzogo) e, nos Estados
Unidos, o) orgao FDA o) aprovou em 19/11/2021
(https://www.drugs.com/history/voxzogo.html). Embora os resultados dos estudos iniciais
sejam promissores, nao ha dados quanto ao uso ao longo prazo e ndao ha dados sobre a
possibilidade de prevencdo de todas as complicacdes relacionadas a doenca.
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vosoritida so serdo conhecidos quando as criangas atingirem a altura adulta final.

12 - Apresente outros elementos que considere importante para analise do caso:

A literatura cientifica sobre o tema mostra ganho de velocidade de crescimento durante o
uso da medicagao. O curso natural da doenca, conforme descrito anteriormente, é com
deformidades. Ndo se tem certeza a luz da literatura atual quais complicacbes da doenca
podem ser prevenidas com o tratamento com vosorotida, sendo esta uma das fraquezas
para aplicagdo clinica habitual da mesma. Embora os resultados dos estudos iniciais sejam
promissores, ndao ha dados quanto ao uso ao longo prazo e ndao ha dados sobre a
possibilidade de prevencdo de todas as complicacdes relacionadas a doenga.

13 - Ha evidéncias cientificas?
Descritas abaixo.

14 - Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme definicdo de Urgéncia a Emergéncia do
CFMm?

O tratamento visa melhora do crescimento somdtico e reducdo das complicacbes da
doenca, as quais acontecem a longo prazo.
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