mmm TRIBUNAL DE JUSTICA DE SAO PAULO
-ﬁ- m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS
[ ___|= |

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 7711/2024 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante: [
1.2. Processo n2: 5001017-40.2024.4.03.6138

1.3. Data da Solicitagdo: 19/11/2024

1.4. Data da Resposta: 27/11/2024

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 24/02/2018 - 06 anos

2.2 Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Bebedouro/SP

2.4, Historico da doencga: Atrofia muscular espinhal tipo Il — CID10 G12.9

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

1. O medicamento requerido é o farmaco normalmente utilizado no tratamento da
doenca de que padece a parte autora? Ha quanto tempo o medicamento foi incorporado
a terapéutica da doencga da parte autora e com que resultados?

Por favor, ler a seguir.

2. 0 medicamento requerido é substituivel por outro ou outros fornecidos pelo SUS, com
eficiéncia equivalente?

Por favor, ler a seguir.

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

N&o se aplica.

4. 0 medicamento possui registro na ANVISA para quais hipéteses/casos clinicos?

Sim, para pessoas com AME.

5. Existe correlacao entre a eficacia do tratamento e a idade do paciente? Explicar. Em
caso positivo, até que idade é mais recomendada sua aplicagao?

O PCDT estabelece os critérios de inclusdo e de exclusdo/interrup¢do de acordo com
marcos motores de progressao da doencga.

6. H3a contraindicagbes ao uso do medicamento ou efeitos adversos? Se houver,
esclarecer quais e indicar possiveis meios para reduzi-los.

Nao ha dados relevantes além dos apontados em bula.

7. Ha recomendagao técnica de aplicagdo do medicamento ao caso da parte autora?

Por favor, ler a seguir.
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4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

RISDIPLAM

4.2. Principio Ativo: RISDIPLAM

4.3. Registro na ANVISA: 1986000160016

4.4. O produto/procedimento/medicamento estd disponivel no SUS: sim, conforme

protocolo

4.5. Descrever as opg¢oes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: Ha opgdo de nusinursena,
medicacao de uso intratecal.

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

4.7. Recomendacdes da CONITEC: A avaliacdo da CONITEC positiva é de 2022 e versa sobre
pacientes com AME tipo 1. Em 2021, a CONITEC elaborou um parecer negativo para
utilizacdo do medicamento em pacientes com AME tipo 2 ou 3. Esta posi¢do foi revisada
em julho de 2022, e foi emitido um parecer positivo ao uso de risdiplam para pacientes
com AME tipo 2 (o parecer também foi negativo a incorporacdo de risdiplam para pacientes
com AME tipo 3).

5. Discussao e Conclusdo

Atrofia muscular espinhal (AME) é uma doenga neurodegenerativa grave, autossémica
recessiva, decorrente de um defeito no gene do neurdonio motor SMN. Esse gene é
duplicado em seres humanos (existe o SMN1 e o SMN2), tal que o SMN1 é o responsavel
pela produgdo funcional da proteina SMN, a qual é fundamental ao desenvolvimento e
sobrevivéncia do neurdnio motor. Na AME tipo 1 hd uma delecdo do SMN 1 com expressdo
variada do SMIN2.

Criangcas com AME tipo 1 apresentam: paralisia flacida simétrica e grave com incapacidade
de sustentacdo do tronco e cabeca; dificuldade para chorar e sugar; fasciculacoes da lingua;
dificuldade para respirar progressiva; deformidade progressiva da caixa toracica e dos
membros devido a paralisia da musculatura. Essas criangas requisitam suporte nutricional
com sondas e gastrostomia, além de suporte ventilatdrio com o uso de ventilagdo mecanica
e aspiracao de liquidos e residuos presentes na faringe. Algumas criancas apresentam uma
sobrevida mais longa, mas muitas falecem por volta dos dois anos de idade por
complicagdes respiratorias.

O medicamento risdiplam é uma droga de via oral recentemente desenvolvida e
comercializada pela farmacéutica Roche e que estd em fase de testes clinicos. Ela permite
que o gene SMN2 aumente a producao de proteinas SMN funcionais ao organismo. Espera-
se gue com isso o medicamento consiga melhorar a funcionalidade de criangas afetadas
pela AME tipo 1.

@WWWTJSD,JUS BR 'nunﬁ TISPOFICIAL



mmm TRIBUNAL DE JUSTICA DE SAO PAULO
-ﬁ- m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS
[ ___|= |

SGP 5 — Diretoria da Saude

VIIILE © ullla uiaiiyas 1ulalil 1euulauds. \Qualu ISLENTIalll ullld UUST udlAd Ut U,u0
mg/Kg.dia e dezessete receberam uma dose alta de 0,2 mg/Kg.dia. Eles identificaram que
a dose maior provocou maiores alteracdes no valor da proteina SMN no sangue e que 7
criangas que receberam essa dose conseguiam sentar-se sem suporte por pelo menos 5
segundos apds 12 meses (comparado com zero crianca do grupo que recebeu a dose
menor. Com isso, a dose maior foi selecionada para a segunda parte do estudo. Os eventos
adversos graves descritos no estudo incluiram: pneumonia, infeccdes respiratdrias e
insuficiéncia respiratéria, sendo que 4 criancas morreram durante o periodo de
acompanhamento do estudo.

A segunda parte dessa publicacdo teve o anuncio de encontrar resultados positivos, mas
gue ainda ndo foram publicados em revistas cientificas com revisdo de pares.

O medicamento teve registro na “Food and Drug Administration” nos EUA e continuara
tendo seus resultados analisados pela companhia. No Brasil, recentemente, a ANVISA
aprovou seu registro.

A bula do medicamento cita os resultados encontrados nos estudos FIREFISH (primeira e
segunda parte) e SUNFISH.

O estudo FIREFISH foi citado acima. O estudo SUNFISH esta registrado no ClinicalTrials.gov
com o registro NCT02908685 e é denominado “A Study to Investigate the Safety,
Tolerability, Pharmacokinetics, Pharmacodynamics and Efficacy of Risdiplam (RO7034067)
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