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

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 8069/2025 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante: T
1.2. Processo n2 5000004-23.2025.4.03.6703

1.3. Data da Solicitagdo: 03/10/2025

1.4. Data da Resposta: 30/10/2025

1.5. Requerida: SAUDE PUBLICA

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 15/02/1958 — 67 anos

2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Histérico da doencga: Neoplasia mielodisplasica IPSS-R baixo risco (CID-10 D46.1)

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)
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4. Descricdo da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

Medicamento Principio Ativo Registro na ANVISA Disponivel no Opcoes dlsponlvel's no S'US / Informagdes sobre o Existe .Ge'nerlco ou
Sus? financiamento Similar?
LUSPATERCEPTE 75mg LUSPATERCEPTE 1018004110021 NAO* Dependente de protocolo do CACON e UNACON* NAO

*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 populacdo.

Medicamento Marca Comercial Laboratério Apresentacdo PMVG Dose (1) Custo Anual*
BRISTOL-MYERS SQUIBB 75 MG PO LIOF SOLINJSCCTFAVD 01 frasco a
LUSPATERCEPTE 75mg REBLOZYL FARMACEUTICA LTDA TRANS RS 29.887,87 cada 21 dias RS 537.981,66

CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO

R$ 537.981,66

MEDICO PRESCRITOR

SAUDE PUBLICA

* Célculo anual somente para medicamentos ndo incorporados na politica publica do SUS, mas com registro na ANVISA, conforme Tema de Repercussdo Geral n2 1234.

(1) — Luspatercepte 75mg: aplicar 66mg S.C. 1x a cada 3 semanas, se paciente necessitar de transfusdo apds pelo menos 2 doses, aumentar para 1,33 mg/kg (88 mg) a cada 3

semanas. Se apds pelo menos 2 doses do aumento para 88 mg ainda necessitar de transfusdo de sangue, aumentar para 1,75 mg/kg (115 mg). Se ndo houver redugdo da
carga transfusional apds 3 aplicagGes nessa dose, descontinuar tratamento. Se houver redugdo da carga transfusional versus inicio, manter o tratamento. Calculo do custo

anual do tratamento realizado com base no tratamento inicial de 66mg por dose.

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

4.3. Recomendagdes da CONITEC: Nao avaliado.
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5. Discussao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia

A sindrome mielodisplasica (SMD) é um grupo heterogéneo de desordens clonais da
medula dssea caracterizadas por hematopoese ineficaz e citopenias, particularmente
anemia. Em pacientes de baixo risco, 0 manejo visa reduzir a dependéncia transfusional e
melhorar a qualidade de vida. O tratamento inicial geralmente envolve agentes
estimuladores da eritropoese (AEE), como eritropoetina. No entanto, cerca de 60-70% dos
pacientes ndo respondem ou perdem resposta ao longo do tempo, tornando-se
dependentes de transfusdo cronica e expostos a riscos de sobrecarga de ferro, infec¢des e
insuficiéncia cardiaca.

O luspatercepte é uma proteina de fusdao recombinante que atua como modulador da
maturacdo eritroide. Ele se liga aos ligantes do TGF-B (como GDF11 e activina B),
neutralizando seus efeitos inibitdrios na eritropoese terminal e promovendo o
amadurecimento dos precursores eritroides. Essa a¢do ocorre a jusante dos agentes
estimuladores de eritropoese, justificando seu uso em pacientes refratarios a
eritropoetina.

A principal evidéncia clinica vem do estudo pivotal MEDALIST (Fenaux et al., 2020), um
ensaio clinico randomizado, duplo-cego, controlado por placebo, que incluiu 229 pacientes
com SMD de risco muito baixo, baixo ou intermedidrio, portadores de dele¢ao do 5q
negativa, refratarios ou inelegiveis a AEE e com dependéncia transfusional.

Os resultados mostraram:

= 37,9% dos pacientes tratados com luspatercepte atingiram independéncia

transfusional 28 semanas, em comparagdo a 13,2% no grupo placebo (p<0,001).

= A duracdo média da resposta foi de 30,6 semanas.

= Houve aumento significativo da hemoglobina e redugdo sustentada da necessidade

transfusional.
= Eventos adversos mais comuns: fadiga, diarreia, tontura, hipertensao leve —em sua
maioria grau 1-2.

= O beneficio foi particularmente evidente em pacientes com SMD com sideroblastos
em anel e mutacdes em SF3B1, mas respostas também foram observadas em casos
sem essa alteragdo genética.

Em 2023, o estudo COMMANDS (Platzbecker et al.) comparou diretamente
luspatercepte versus eritropoetina em pacientes com SMD de baixo risco ndo tratados
previamente com AEE. O luspatercepte demonstrou superioridade significativa, com 59%
de resposta transfusional duradoura (212 semanas) versus 31% com eritropoetina, e com
maior elevacdo sustentada da hemoglobina. Esses dados reforcam o papel do
luspatercepte tanto em pacientes refratdrios quanto como possivel primeira linha futura.

As diretrizes internacionais sao unissonas:
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A NCCN (2025) recomenda o luspatercepte como padrdo de tratamento para SMD de
baixo risco com anemia refratdria aos agentes estimuladores de eritropoese e dependéncia
transfusional, especialmente na presenga de mutacao SF3B1 ou sideroblastos em anel.

A ESMO (2023) e a ASH (2024) também reconhecem o luspatercepte como opg¢do
terapéutica eficaz e segura para reducdo de transfusdes, com melhora clinica significativa
e boa tolerabilidade.

A UpToDate (2025) recomenda seu uso apos falha dos AEE, destacando que o farmaco
reduz em até 50% a carga transfusional em 1 ano.

No contexto brasileiro, o SUS ndo dispde de alternativa terapéutica equivalente para
pacientes refratdrios a AEE. O manejo transfusional isolado apenas controla sintomas, sem
impacto na eritropoese ou sobrevida.

Portanto, considerando as evidéncias robustas de eficacia, o mecanismo
fisiopatoldgico racional, o perfil de seguranca e as recomendag¢les internacionais, o
luspatercepte representa a melhor opgdo terapéutica disponivel para este paciente
refratdrio a eritropoetina e dependente de transfusao cronica.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
Redugdo ou suspensdo da necessidade de transfusdes de concentrado de hemadcias.
Melhora sustentada dos niveis de hemoglobina.
Reducdo de complicagdes relacionadas a sobrecarga de ferro e melhora da qualidade
de vida.
Diminuicdo da morbimortalidade associada a anemia transfusional crénica.

6. Conclusao
6.1. Parecer

( X) Favoravel
() Desfavoravel

6.2. Conclusdo Justificada

O paciente apresenta SMD de baixo risco refrataria a eritropoetina, com dependéncia
transfusional persistente e anemia grave. O luspatercepte é respaldado por ensaios clinicos
randomizados e diretrizes internacionais como terapia eficaz, segura e especifica para esse
perfil de paciente. Ndo ha alternativas disponiveis no SUS com eficacia semelhante.

Diante do exposto este NATJUS manifesta-se FAVORAVEL a demanda, ressaltando que
o tratamento proposto nao foi avaliado pela CONITEC, portanto ndo ha avaliagdo de custo-
efetividade e impacto econémico.

Ressalta-se ainda que o Ministério da Saude e as Secretarias de Saude nao distribuem
nem fornecem medicamentos contra o cancer, assim como a tabela de procedimentos
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guimioterapicos do SUS ndo se refere a medicamentos, mas sim, situacdes tumorais e
indicagdes terapéuticas especificadas em cada procedimento descrito e independentes de
esquema  terapéutico  utilizado (a  tabela pode ser acessada em
http://sigtap.datasus.gov.br/tabela-unificada/app/sec/inicio.jsp). O SUS prevé a
organizacao da atencdo oncoldgica por meio da criacdo e manutencao de Unidades de
Assisténcia de Alta Complexidade em Oncologia (UNACON) e Centros de Assisténcia
Especializada em Oncologia (CACON). A responsabilidade de incorporacdo e fornecimento
de medicamentos é de cada hospital credenciado, seja ele publico ou privado, com ou sem
fins lucrativos. A portaria n? 140, de 27 de fevereiro de 2014 normatiza sobre o
funcionamento de UNACON e CACON e informa que cada instancia “deve,
obrigatoriamente, ser a porta de entrada deste usudrio, responsabilizando-se pela
prescricdo e avaliacdo do usuario que serd atendido também no servico adicional”.

Os hospitais credenciados para atendimento em oncologia devem, por sua
responsabilidade, dispor de protocolo clinico institucional complementar, destinado a
orientar a tomada de decisdo por pacientes e médicos, avaliar e garantir qualidade na
assisténcia, orientar a destinagao de recursos na assisténcia a saude e fornecer elementos
de boa pratica médica.

A tabela de procedimentos do SUS ndo refere medicamentos oncoldgicos, mas
situa¢des tumorais especificas, que orientam a codificacdo desses procedimentos e sdo
descritos independentemente de qual esquema terapéutico seja adotado. Os
estabelecimentos habilitados em Oncologia pelo SUS s3o os responsdveis pelo
fornecimento dos medicamentos necessdrios ao tratamento do cancer que, livremente,
padronizam, adquirem e prescrevem, devendo observar protocolos e diretrizes
terapéuticas do Ministério da Saude, quando existentes.

Justifica-se a alegagao de urgéncia, conforme defini¢do de urgéncia e emergéncia do CFM?
() SIM, com potencial risco de vida

(X) SIM, com risco de lesdo de 6rgao ou comprometimento de func¢do (oncologia)

( )NAO
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8. Outras Informacdes — 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 Sanitaria

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 responsavel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC - Comiss3o Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no Sistema Unico de Satde.
A CONITEC é um 6rgao colegiado de carater permanente do Ministério da Saude, que tem
como funcdo essencial assessorar na definicdo das tecnologias do SUS. E responsével pela
avaliagao de evidéncias cientificas sobre a avaliagao econ6mica, custo-efetividade, eficacia,
a acuracia, e a seguranga do medicamento, produto ou procedimento, e avaliagao
econdmica: custo-efetividade.

RENAME - Relacdo 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 populacdo
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 (Relagdo Nacional de Medicamentos) que atende as necessidades de saude
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prioritarias 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 satude 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 ag¢bes 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 responsavel 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 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 verificagdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
gestores do SUS. Sao 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 Atengdo Primaria em salude e aqueles relacionados
a agravos e programas de saude especificos, inseridos na rede de cuidados deste nivel de
atengdo. O Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
qgue tratam os principais problemas e condi¢cdes de saude da populacdo brasileira na
Atencdo Primdria a Saude. O financiamento desse Componente é responsabilidade dos trés
entes federados. A responsabilidade pela aquisicdo e pelo fornecimento dos itens a
populacdo fica a cargo do ente municipal, ressalvadas as variacdes de organizacdo
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
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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 doencas negligenciadas, que estdo correlacionadas com a
precariedade das condigbes 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 federagao 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
medicamentoso, em nivel ambulatorial, cujas linhas de cuidado estdao definidas em
Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) publicados pelo Ministério da Saude.
Os medicamentos que constituem as linhas de cuidado para as doencas contempladas
neste Componente estdo divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizagdo 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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