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

SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 9672/2025 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1.solcitante: I
1.2. Processo n2 5000654-92.2023.4.03.6104

1.3. Data da Solicitagdo: 10/12/2025

1.4. Data da Resposta: 10/02/2026

1.5. Requerida: SAUDE PUBLICA

2. Paciente
2.1. Data de Nascimento/ldade: 28/02/2009 — 16 anos
2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Santos/SP
2.4. Histérico da doenga: Cistinose Nefropatica — CID E72.0

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)
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4. Descricao da Tecnologia
4.1. Tipo da tecnologia: MEDICAMENTO

R s Opgdes disponiveis no SUS / Informagdes sobre o financiamento R

Medicamento Principio Ativo L
ANVISA no SUS? Similar?

Transplante renal: indicado para doenca renal cronica terminal. O transplante
restaura a funcdo renal, mas ndo previne manifestagdes extrarrenais, exigindo

N&o. A medicagdo manutengdo da cisteamina oral.
CYSTAGON 150mg — = z
. 2 ' . ndo tem registro -

16cp/dia, continuo Cisteamina . Nao X i . e L .

(420cp/maés) na Anvisa. Terapia de suporte: inclui reposi¢do de perdas tubulares (eletrdlitos, Ndo

bicarbonato, fésforo, vitamina D), suporte nutricional, hormonio do
crescimento, manejo de complicagdes enddcrinas, musculares e oftalmoldgicas,
conforme necessario.

Medicamento Marca Comercial Laboratério Apresentacdo PMVG Dose Custo Anual*

CYSTAGON N3o consta na Tabela CMED

CUSTO TOTAL ANUAL - PRECO MAXIMO DE VENDA AO GOVERNO -

MEDICO PRESCRITOR SAUDE SUPLEMENTAR

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

** Existe um parecer emitido pela propria Anvisa, datado de 26/09/2022, no qual este 6rgdo emite parecer favoravel a importagdo desta medicagdo para tratamento de
quadro de cistinose nefropatica. Disponivel em: https://www.gov.br/anvisa/pt-br/composicao/diretoriacolegiada/reunioes-da-diretoria/votos-dos-circuitos-
deliberativos1/2022/cd-967-2022-voto.pdf

4.2. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos CMED/Anvisa - Referéncia 01/2026.
4.3. Recomendacdes da CONITEC: ( ) RECOMENDADO ( ) NAO RECOMENDADO ( x ) NAO AVALIADO
Nao existe avaliagdao da CONITEC sobre cisteamina ou cistinose nefropatica.
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5. Discussao
5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia

A cistinose nefropatica é uma doenga genética rara, de carater hereditdrio
autossdmico recessivo, causada pelo aciumulo anormal de cristais de cistina dentro das
células, resultante de defeito no transporte lisossomico do aminoacido cistina. Esse
acumulo provoca dano progressivo aos rins, levando a sindrome de Fanconi, caracterizada
por perda de proteinas, glicose, fosfato e outros solutos na urina, além de insuficiéncia
renal cronica que pode se desenvolver ainda na infancia. A doen¢a também afeta outros
orgaos, como olhos, figado, musculos e sistema enddcrino, podendo causar fotofobia,
disturbios da visao, retardo do crescimento e problemas musculares.

O diagnostico é feito por associagao clinica, exames laboratoriais que evidenciam a
perda tubular de solutos, analise de cristais de cistina na urina e confirmacgdo genética.

O tratamento é principalmente de suporte, incluindo administragao de cisteamina,
gue reduz a carga intracelular de cistina, reposicdo de solutos perdidos na urina e
monitoramento continuo da fungdo renal, com o objetivo de retardar a progressdo da
insuficiéncia renal e melhorar a qualidade de vida dos pacientes.

Em criangasndo tratadas, a cistinose é caracterizada por sindrome de Fanconi renal,
baixo crescimento, raquitismo hipofosfatémico/calcipénico, disfungdo glomerular que leva
a faléncia glomerular completa e acimulo de cistina em quase todas as células, resultando
em disfungdo celular com comprometimento de tecidos e érgaos. Esta é a forma mais
comum (95% dos individuos com cistinose). A crianga tipica ndo tratada apresenta baixa
estatura, raquitismo e fotofobia (Nesterova, 2025).

As opgOes terapéuticas disponiveis para o tratamento da cistinose nefropatica incluem
(1) Cisteamina oral (cisteamina bitartrato, disponivel como Cystagon® e Procysbi® nos
EUA): é o tratamento especifico de primeira linha, aprovado pelo FDA, capaz de reduzir em
mais de 90% o conteudo intracelular de cistina, retardando a progressdao da doenca renal
e melhorando a sobrevida. A dose recomendada é de 60—90 mg/kg/dia de base livre (1,3—
1,95 g/m?/dia), dividida a cada 6 horas (Cystagon®) ou a cada 12 horas (Procysbi®), com
ajuste para manter a cistina leucocitaria <1 nmol meia-cistina/mg proteina. O inicio precoce
e a adesdo rigorosa ao tratamento sdo fundamentais para melhores resultados. O
tratamento deve ser mantido mesmo apods transplante renal, pois previne complicacdes
extrarrenais. (2) Cisteamina oftdlmica (solucdo oftdlmica de cloridrato de cisteamina
0,44%, Cystaran®):indicada para dissolucao dos cristais de cistina na cérnea, com posologia
de 1 gota em cada olho 10-12 vezes ao dia. (3) Transplante renal: indicado para doenga
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renal cronica terminal. O transplante restaura a funcdao renal, mas ndo previne
manifestacOes extrarrenais, exigindo manutencdo da cisteamina oral. (4) Terapia de
suporte: inclui reposicdo de perdas tubulares (eletrdlitos, bicarbonato, fosforo, vitamina
D), suporte nutricional, horménio do crescimento, manejo de complicagdes enddcrinas,
musculares e oftalmoldgicas, conforme necessario (Nesterova, 2025).

O National Institute for Health and Clinical Excellence (NICE) e a agéncias australiana
de saude Pharmaceutical Benefits Advisory Committee (PBAC) ndo avaliaram o uso da
cisteamina para a cistinose nefropatica.

O Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health (CADTH) recomenda a
cisteamina de liberacao prolongada para o tratamento da cistinose nefropatica infantil em
pacientes com mutacdo do gene transportador de cistina lisossdbmica, mas com redugdo
significativa no preco do medicamento. Também avaliou o uso de cisteamina solugcdo
oftdlmica para o tratamento de depdsitos de cristais de cistina na cérnea em adultos e
criancas a partir dos 2 anos de idade com cistinose, recomendando o reembolso somente
se o paciente tem diagndstico de cistinose e evidéncia de depdsitos de cristais de cistina na
cérnea, além da redugado significativa no pre¢co do medicamento.

A medicacdo ndo tem registro na Anvisa. Existe um parecer emitido pela prépria
Anvisa, datado de 26/09/2022, no qual este érgdo emite parecer favoravel a importacdo
desta medicac¢do para tratamento de quadro de cistinose nefropatica (Disponivel em:

https://www.gov.br/anvisa/pt-br/composicao/diretoriacolegiada/reunioes-da-
diretoria/votos-dos-circuitos-deliberativos1/2022/cd-967-2022-voto. pdf)

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia
Evitar evolugao da doenga e acometimento dos diversos orgdaos que podem ser
alvos da cistinose.

6. Conclusdo

6.1. Parecer :
() Favoravel

( X) Desfavoravel

6.2. Conclusdo Justificada
A cistinose nefropatica € uma doenca genética autossdmica recessiva causada por
mutagdes no gene CTNS, levando ao acumulo de cistina lisossomal e dano multissistémico

progressivo, com insuficiéncia renal precoce e manifestagdes extrarrenais.
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A auséncia de aprovacdo da cisteamina, terapia padrao que depleta cistina
intracelular e retarda a progressao da doenca, representa um desafio clinico significativo,
pois compromete o controle da evolugdo renal e das complicacdes sistémicas (Santoro,
2025; Chang, 2025; Nesterova, 2025; Gahl, 2002). A literatura demonstra que o inicio
precoce da terapia de deplecdo de cistina é determinante para prolongar a fun¢do renal e
melhorar o crescimento linear (Gahl, 2002; Emma, 2021).

O manejo da cistinose nefropdtica sem cisteamina deve priorizar o suporte
sintomatico, reposicdo de perdas tubulares, manejo das complicacdes extrarrenais e
transplante renal quando indicado. A participagao em protocolos de pesquisa clinica pode
ser considerada em centros especializados, sempre com monitoramento rigoroso.

A cisteamina oral (o medicamento usado no tratamento da cistinose nefropatica)
ndo possui registro sanitdrio junto a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA)
para comercializacdo regular no Brasil.

Ndo existem estudos comparativos de custo-efetividade entre o tratamento
especifico e os tratamentos sintomaticos.

Justifica-se a alegacdode urgéncia, conforme definicdo de urgénciae emergénciado CFM?
() SIM, com potencial risco de vida

() SIM, com risco de lesdo de 6rgdao ou comprometimento de funcdo

(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 a¢des 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, agrotdxicos e cosméticos. A agéncia também é responsavel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC - Comiss3do Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no Sistema Unico de Saude.
A CONITEC é um 6rgao colegiado de carater permanente do Ministério da Saude, que tem
como fungdo essencial assessorar na definigdo das tecnologias do SUS. E responsavel pela
avaliagdaode evidéncias cientificassobre a avaliagdoecondmica, custo-efetividade, eficacia,
a acuracia, e a seguranca do medicamento, produto ou procedimento, e avaliacdo
econOmica: 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 prioritariasda populacio
brasileira, contemplando o tratamento da maioria das patologias recorrentes do pais.
https://bvsms.saude.gov.br/bvs/publicacoes/relacao_nacional medicamentos 2024.pdf

REMUME - Relagao 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 populacdao, sendo um importante instrumento orientador do uso de
medicamentos no municipio.

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 verificacdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
gestores do SUS. S3o 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 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 aquisicao de
medicamentos e insumos no ambito da Atencdo Primadria em saude e aqueles relacionados
a agravos e programas de saude especificos, inseridos na rede de cuidados deste nivel de
atencdo. O Componente Bdsico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
que tratam os principais problemas e condi¢des de saude da populagdo 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
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¢cdes de saude
caracterizadas como doengas negligenciadas, que estdo correlacionadas com a
precariedade das condi¢Ges socioecondmicas 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
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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 doengas
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 estao divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizacdo distintas.

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