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

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 8451/2024 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante: |
1.2. Processo n?: 5032013-38.2024.4.03.6100

1.3. Data da Solicitacdo: 17/12/2024

1.4. Data da Resposta: 02/02/2025

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 26/11/2013 - 11 anos

2.2 Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

2.4. Histdrico da doencga: Distrofia muscular progressiva do tipo Duchenne — CID10 G71.0

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

N3o é o farmaco normalmente utilizado no tratamento da doenca.

2. O medicamento esta incorporado no SUS? Houve proposta de incorporacgao acolhida
pelo MS ou proposta de ndo incorporacao?
N3o ha proposta de incorporacao.

3. 0 medicamento requerido é substituivel por outro ou outros fornecidos pelo SUS, com
eficiéncia equivalente?
O tratamento da doenca é feito com corticoides e medidas de suporte.

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

Sobre as evidéncias sobre eficiéncia do medicamento ainda existem incertezas quanto a
duracdo e a caracteristica da resposta em longo prazo.

5. A aplicagdo do medicamento deve ocorrer em ambiente hospitalar?Sim. O
medicamento € administrado em uma Unica dose intravenosa, com a quantidade ajustada
de acordo com o peso da crianca.
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6. O medicamento exige algum cuidado especial para o seu correto armazenamento?
Apenas os expostos na bula.

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 nao estiver registrado na Anvisa, esta registrado em grandes agéncias
internacionais?

A Anvisa concedeu oregistro do Elevidys® (delandistrogeno moxeparvoveque) para
a empresa Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A para tratar criancas que ainda
conseguem caminhar de 4 a 7 anos de idade com distrofia muscular de Duchenne (DMD).

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

Embora o ELEVIDYS® seja promissor na melhora de certos resultados funcionais em
pacientes com DMD, principalmente em faixas etarias mais jovens, a eficacia e o perfil de
segurangca em longo prazo exigem mais investigacdo. As evidéncias atuais sugerem
melhorias modestas nas medidas funcionais, com necessidade de monitoramento continuo
dos efeitos adversos.

Quesitos - Tema 6 do STF

Negativa do fornecimento do medicamento na via administrativa —
Nao é fornecido pelo SUS.

Impossibilidade de substituicao por outro medicamento constante nas listas do SUS e dos
protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas ( x ) SIM ( ) NAO

N3o ha no SUS medicamento com mecanismo de agcdao semelhante com proposta de
modificar o curso da doenca.

Comprovacao, a luz da medicina baseada em evidéncias, da eficdcia, acuracia, efetividade
e seguranga do farmaco, necessariamente respaldadas por evidéncias cientificas de alto
nivel, ou seja, unicamente ensaios clinicos randomizados e revisao sistematica ou meta
analise ( ) SIM (x)NAO

O medicamento demandado promete um beneficio clinico de modificar o curso da doenga,
porém, tal beneficio ainda nao foi ratificado pelos estudos clinicos. Embora o ELEVIDYS®
seja promissor na melhora de certos resultados funcionais em pacientes com DMD,
principalmente em faixas etdrias mais jovens, a eficacia e o perfil de segurangca em longo
prazo exigem mais investigacao. As evidéncias atuais sugerem melhorias modestas nas
medidas funcionais, com necessidade de monitoramento continuo dos efeitos adversos.
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Os resultados de longo prazo do uso de ELEVIDYS® (delandistrogene moxeparvovec) na
pratica clinica para o tratamento da distrofia muscular de Duchenne (DMD) ainda estao
sendo esclarecidos, pois os dados disponiveis focam principalmente nos resultados de
eficacia e seguranca de curto a médio prazo, baseado nos trés principais estudos. Tais
estudos clinicos demonstraram que ELEVIDYS® pode levar a melhorias em certas medidas
funcionais, embora os resultados nem sempre tenham alcancado significancia
estatistica. Apesar de os beneficios demonstrados superarem os riscos para pacientes
elegiveis, ainda existem incertezas quanto a duragcdo e a caracteristica da resposta em
longo prazo.

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO ELEVIDYS

4.2. Principio Ativo: delandistrogeno moxeparvoveque

4.3, Registro na ANVISA: sim - 1010006760018

4.4. O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: ndo

4.5. Descrever as opcoes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: corticoides e reabilitacdo
nao farmacoldgicos

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

4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominacao genérica: delandistrogeno moxeparvoveque

4.7.2. Laboratério: Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A.

4.7.3. Marca comercial: Elevidys®

4.7.4. Apresentacdo: Elevidys® é fornecido em forma de kit contendo 10 a 70 frascos
(solucdo para infusdo intravenosa); Cada frasco contém 10 mL de 1,33 x 1013 gv/mL de
delandistrogeno moxeparvoveque.

4.7.5. Preco maximo de venda ao Governo (ICMS 0%): RS 11.873.321.20

4.7.6. Dose diaria recomendada: Elevidys® é administrado uma Unica (uma vez) infusao
intravenosa. A dose recomendada de Elevidys® é determinada pelo peso corporal.

4.8. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos da ANVISA/CMED. Referéncia
janeiro/2025.

Disponivel em: https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/medicamentos/cmed/precos
4.9. Recomendacgdes da CONITEC: nao avaliado.

5. Discussao e Conclusdo
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

A distrofia muscular de Duchenne (DMD) é uma desordem genética progressiva que
causa enfraquecimento e perda de tecido muscular. E uma das muitas formas de distrofia
muscular, mas € a mais comum e severa, e & caracterizada pelo rapido progresso dos
sintomas. A DMD afeta principalmente meninos, e os sintomas geralmente comegam a se
manifestar entre os 3 e 5 anos de idade.




























