TRIBUNAL DE JUSTIGCA DE SAO PAULO

m m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 8527/2025 - NAT-JUS/SP

1. Identificagcdo do solicitante

1.1 Solicitante:_
1.2. Processo n? 5000498-82.2025.403.6703
1.3. Data da Solicitagdo: 24/10/2025

1.4. Data da Resposta: 04/12/2025

1.5. Requerida: SAUDE PUBLICA

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 26/03/2016 — 9 anos
2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Campinas/SP

2.4. Histérico da doenca: Baixa estatura — E34.3

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

1. Caso o medicamento seja incorporado, a parte autora se enquadra integralmente
na hipdtese de incorporacdo?

N3o, o medicamento é incorporado no SUS apenas para pessoas com deficiéncia
do hormodnio do crescimento.

2. Caso haja manifestacdo contrdria da CONITEC para incorporacgdo, a parte autora
apresentou evidéncias cientificas de alto nivel decorrentes de estudos posteriores a
avaliacdo pelo 6rgao?

Existem evidéncias de que para determinadas situagdes clinicas, como pessoas
nascidas pequenas para a idade gestacional — como o paciente em tela - pode haver
beneficio com o uso do medicamento. No PCDT, sugere-se que essas pessoas sejam
acompanhadas em centros de referéncia no SUS para definicdo terapéutica.

3. A parte autora esgotou todo o PCDT? Esgotou todas as alternativas disponiveis no
SUS?

N3o ha alternativas terapéuticas disponiveis no SUS para o tratamento da baixa
estatura idiopatica.
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4, Quais sao todas as indicacdes terapéuticas aprovadas pela ANVISA para o
medicamento pretendido?
Somente a somatropina tem essa fun¢ao farmacoldgica.

5. A indicacdo especifica para [CID da parte autora] consta como uso
aprovado/autorizado pela ANVISA para o medicamento pleiteado?

Constam em bula somente as indicagdes secreg¢ao insuficiente do hormdnio de
crescimento, sindrome de Turner (doencga genética que sé acomete mulheres), criangas
nascidas pequenas para a idade gestacional que ndo recuperaram a altura nos primeiros
guatro anos de vida e sindrome de Prader-Willi (doenca genética que acomete ambos os

Sexos).

6. Caso a indicacao nao esteja aprovada, trata-se de uso off-label do medicamento?
Nao.

7. Existem ensaios clinicos randomizados de qualidade metodoldgica adequada (Fase

Ill, duplo-cego, controlados) que demonstrem a eficacia e seguranca do medicamento
especificamente para o quadro da parte autora?

Evidéncias de ensaios clinicos randomizados e revisdes sistematicas mostram que
a somatropina promove aumento significativo da altura final em criancas com baixa
estatura idiopdtica, com ganho médio de 5 a 6 cm em relagdo a controles ndo tratados,
embora a resposta seja varidvel e influenciada por fatores como idade de inicio,
maturacdo 6ssea e altura dos pais (Yuan, 2022; Allen, 2013; Bryant, 2007; Lee, 2006). O
beneficio é maior quando o tratamento é iniciado precocemente (Tidblad, 2024). A
maioria dos pacientes permanece abaixo da média populacional, mas pode atingir altura
dentro da faixa normal (Linglart, 2025; Cohen, 2014).

8. Os estudos disponiveis demonstram:

a) Superioridade em relacdo as opg¢des disponiveis no SUS? Nao hd outros medicamentos
aprovados para esta indicagao.

b) Ganho de sobrevida global estatisticamente significativo? Ndo ha ganho de sobrevida,
pois a baixa estatura ndo a compromete.

c) Ganho de sobrevida livre de progressao? Nao se aplica.

d) Melhora de qualidade de vida mensuravel? Sim.

9. O esquema proposto estd em conformidade com:

a) Protocolos internacionais reconhecidos? Sim
b) Bula aprovada pela ANVISA? Sim
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c) Literatura cientifica de qualidade? Sim

10. Qual a taxa de sobrevida global do medicamento pretendido em relacdo aos demais

tratamentos disponiveis no SUS?
Como exposto acima, ndo ha outro tratamento disponivel no SUS e ndo ha reducdo de

sobrevida decorrente de baixa estatura.
11. Qual a taxa de sobrevida global do medicamento em relagao aos demais tratamentos

ja realizados pela parte autora?
Acima.
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4. Descricdo da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

4,08 UI (0,34ml) SC/dia

. eE . Registro na Disponivel no | Opgdes disponiveis no SUS / Informagdes sobre o Existe Genérico ou
Medicamento Ericiplo At ANVISA SUS? financiamento Similar?
SOMATROPINA 12Ul Somatropina . ) ) Sim
Sim Sim Somatropina

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

Repercussao Geral

n? 1234.

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

4.3. Recomendag®es da CONITEC: ( x ) RECOMENDADO ( ) NAO RECOMENDADO ( ) NAO AVALIADO

Aprovado o Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas para Deficiéncia de Hormonio do Crescimento — Hipopituitarismo (Brasil,

2018)
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5. Discussao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia

A baixa estatura idiopdtica tem como definicdo pratica uma altura abaixo de 2
desvios padrdo (DP) da média da idade ou abaixo do percentil 3, na auséncia de qualquer
diagndstico enddcrino, metabdlico ou outro que a justifique e que nasceram com peso e
altura apropriados a idade gestacional. A baixa estatura idiopatica € um diagndstico de
exclusdo. O percentil de altura da crianga esta abaixo do intervalo previsto pela altura dos
pais e a idade 6ssea nado é atrasada, mas nao ha evidéncias de doenca genética, sistémica
ou enddcrina subjacente. Embora isso possa ser uma variante do crescimento normal, os
pacientes com esse padrdo precisam monitorar a possibilidade de doenca subjacente nao
reconhecida. A avaliagdo de baixa estatura avalia a gravidade da baixa estatura e a
provavel trajetéria de crescimento do individuo, para a partir disso, tomar as decisdes de
intervencao. Esta avaliacdo inclui a interpretacdo inicial do grafico de crescimento e
potencial de crescimento (com base nas alturas medidas dos pais da crianca), calculo da
velocidade de crescimento e triagem laboratorial inicial doenga sistémica ou enddcrina
subjacente, se houver suspeita com base nos sintomas. Se a velocidade de crescimento
for lenta, a determinacao da idade 6ssea deve ser realizada.

Estd bem caracterizada na literatura a acdo da medicacdo em pacientes com
deficiéncia de hormonio do crescimento (GH), bem como em pessoas com diagndstico de
hipopituitarismo. Os estudos mostram aumento da altura ao final do crescimento das
criangas e maior qualidade de vida.

Meta-analise que avaliou o uso de recombinantes do GH para criangas com baixa
estatura associada a deficiéncia de GH, sindrome de Turner, sindrome de Prade-Willi,
doenca renal cronica, baixa estatura genética/ SHOX-D e nascidos com peso baixo para
idade gestacional concluiram que a composi¢dao corporal foi melhor com o uso da
medicacdo (Takeda, 2010). Para as mesmas doencas, o tratamento por 3 anos conferiu
maior estatura, sendo o efeito maior naquelas criancas com deficiéncia de GH (Al Shaikh,
2020). Para criancas de baixa estatura com causa idiopatica, a literatura ainda é
controversa, embora haja evidéncias de aumento da estatura (Soliman, 2019).

No PCDT de deficiéncia do horménio do crescimento e hipopituitarismo (Brasil,
2018), os critérios de inclusdo para fornecimento da medicagdo para a populagdo
pedidtrica sdo:

- déficit de crescimento;

- deficiéncia comprovada de GH (por meio de dois testes de estimulo quando houver
deficiéncia isolada sem alteracdo anatémica de hipdfise; por uma dosagem de GH em
hipoglicemia em caso de sintomas presentes quando lactente; por meio de 1 teste de
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estimulo na presenca de multiplas deficiéncias hormonais (pan-hipopituitarismo) ou lesdo
hipofisaria (alteracdo e exame de imagem).

S3o excluidas do protocolo, entre outros, criancas com outras causas de baixa
estatura. De acordo com o mesmo PCDT, pacientes nascidos pequenos para idade
gestacional (PIG) e com sindromes genéticas com evidéncia de beneficio do uso de GH
devem ser avaliados em Centros de Referéncia ou por equipe técnica especializada.
Terapia com horménio do crescimento proporciona aumento da estatura em criangas
com baixa estatura idiopatica; porém, esse aumento é pequeno (com relevancia clinica
guestiondvel), e mesmo as criancas com baixa estatura idiopatica tratadas ainda sao
consideravelmente menores do que individuos sem baixa estatura idiopatica da mesma
idade, colocando em duvida a relacdo custo/beneficio da intervencdo. Além disso, as
respostas no paciente individual sdo imprevisiveis (Quigley, 2007; Bryant, 2007).

Revisdo sistematica que avaliou o uso de somatropina em criangas e adolescentes
com baixa estatura idiopatica incluiu 10 ensaios clinicos randomizados (Bryant, 20070).
Um estudo relatou altura quase final em meninas e descobriu que as meninas tratadas
com GH eram 7,5 cm mais altas do que os controles ndo tratados (grupo GH, 155,3 cm +/-
6,4; controle, 147,8 cm +/- 2,6; P = 0,003); outro estudo que relatou o escore de desvio
padrdo da altura do adulto descobriu que as criangas tratadas com GH eram 3,7 cm mais
altas do que as criangas em um grupo tratado com placebo (intervalos de confianga de
95% 0,03 a 1,10; P < 0,04). Os outros ensaios relataram resultados de curto prazo. Os
resultados sugerem que os ganhos de altura a curto prazo podem variar de nenhum a
aproximadamente 0,7 DP ao longo de um ano. Um estudo relatou qualidade de vida
relacionada a saude e ndo mostrou melhora significativa em criangas tratadas com GH em
comparagdao com as do grupo controle, enquanto outro ndo encontrou evidéncias
significativas de que o tratamento com GH afeta a adaptacdo psicoldgica ou a
autopercepg¢do em criangas com baixa estatura idiopdatica. Nenhum efeito adverso grave
do tratamento foi relatado.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia

Melhora do crescimento somatico, da composicao corporal e da qualidade de vida
6. Conclusao
6.1. Parecer

() Favoravel
( x ) Desfavoravel
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6.2. Conclusdo Justificada

O paciente enquadra-se no que se chama de baixa estatura idiopatica. No SUS, o
medicamento so esta disponivel para pessoas com deficiéncia do horménio do
crescimento comprovada. Assim, ndo se enquadra nos critérios de inclusdao do PCDT da
deficiéncia de hormoénio do crescimento. Tal documento reconhece que para certas
situagdes, como pacientes nascidos pequenos para a idade gestacional, pode haver
beneficio do uso de somatropina, sugerindo o acompanhamento em centros de
referéncia do SUS, sendo essa a via sugerida. Note-se que de acordo com os documentos
clinicos fornecidos, o paciente ja estd em uso do medicamento, com evidéncias de
beneficio.

Justifica-se a alegacao de urgéncia, conforme definicdo de urgéncia e emergéncia do
CFM?

() SIM, com potencial risco de vida

() SIM, com risco de lesdo de érgdao ou comprometimento de fungdo

(X)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 agdes 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 - Comissdo Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no Sistema Unico de
Saude.

A CONITEC é um 6rgao colegiado de carater permanente do Ministério da Saude, que tem
como funcdo essencial assessorar na defini¢io das tecnologias do SUS. E responsavel pela
avaliacdo de evidéncias cientificas sobre a avaliagdo econdmica, custo-efetividade,
eficacia, a acurdcia, e a seguranga do medicamento, produto ou procedimento, e
avaliacdo econdmica: custo-efetividade.

RENAME - Relacao 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
populagdo brasileira, contemplando o tratamento da maioria das patologias recorrentes
do pais.

https://bvsms.saude.gov.br/bvs/publicacoes/relacao_nacional _medicamentos_2024.pdf

REMUMIE - 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
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de salde 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 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 agbes 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 produgdo 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 doenga 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 verificacdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
gestores do SUS. Sdo baseados em evidéncia cientifica e consideram critérios de eficacia,
seguranga, 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 sdo 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 Atencdo Primdria em saude e aqueles
relacionados a agravos e programas de salude especificos, inseridos na rede de cuidados
deste nivel de atengdo. O Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os
medicamentos que tratam os principais problemas e condi¢cdes de saude da populacao
brasileira na Atenc¢do Primaria a Saude. O financiamento desse Componente é
responsabilidade dos trés entes federados. A responsabilidade pela aquisicio e pelo
fornecimento dos itens a populacdo fica a cargo do ente municipal, ressalvadas as
variacOes de organiza¢do pactuadas por estados e regides de saude.
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» Componente Estratégico da Assisténcia Farmacéutica: financiamento para o custeio
dos medicamentos destinados ao tratamento de patologias que, por sua natureza,
possuem 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 condicdes de saude caracterizadas como doengas negligenciadas, que estao
correlacionadas com a precariedade das condi¢des socioeconémicas de um nicho
especifico da sociedade. Os medicamentos do elenco do Cesaf sdao financiados, adquiridos
e distribuidos de forma centralizada, pelo Ministério da Saude, cabendo aos demais entes
da federacdo 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 estdo
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 doencas cronico-degenerativas, inclusive
doencas raras, e é caracterizado pela busca da garantia da integralidade do tratamento
medicamentoso, em nivel ambulatorial, cujas linhas de cuidado estdo definidas em
Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) publicados pelo Ministério da Saude.
Os medicamentos que constituem as linhas de cuidado para as doengas contempladas
neste Componente estdo divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizagdo distintas.

A autoria do presente documento nao é divulgada, nos termos do artigo 32, §12, da Resolugao
n2 479/2022, do Conselho Nacional de Justiga.
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