TRIBUNAL DE JUSTICA DE SAO PAULO
m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS
SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 1283/2022- NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1, Solcitante: I

1.2. Origem: 22 Vara Civel Federal de S3o Paulo

1.3. Processo n2: 5012588-93.2022.4.03.6100
1.4. Data da Solicitacdo: 14/06/2022
1.5. Data da Resposta:21/06/2022

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 01/09/2018 — 3 anos

2.2. Sexo: feminino

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo - SP

2.4. Historico da doenca: atrofia muscular espinhal (AME) tipo I. Tem exame genético
molecular confirmando a dele¢ao do gene SMIN1 e com presencga de 2 copias do SMIN2. CID

10- G12.0

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

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: Medicamento — Evrysdi 0,75mg/ml — 3 frascos por més
4.2. Principio Ativo: RISDIPLAM

4.3. Registro na ANVISA: sim

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

4.5. Descrever as op¢des disponiveis no SUS/Saude Suplementar: nusinersena
4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: ndo existe
4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominagao genérica: RISDIPLAM

4.7.2. Laboratoério: ROCHE
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4.7.3. Marca comercial: Evrysdi

4.7.3. Apresentacgdo: 0,75 MG/ML PO SOL OR CT FR VD AMB X 80 ML + 2 SER DOS X 6 ML +
2 SER DOS X 12 ML.

4.7.4. Preco maximo de venda ao Governo: RS 48.983,46

4.7.5. Preco maximo de venda ao Consumidor: RS 83.166,91

4.8: Tratamento mensal: 3 frascos/més

4.8.1: Dose diaria recomendada: 5,4 ml /dia

4.8.2: Custo mensal - preco maximo de venda ao Governo: RS 146.815,38

4.8.3. Custo mensal - preco maximo de venda ao Consumidor: RS 249.500,73

4.9. Fonte do custo da tecnologia: https://www.gov.br/anvisa/pt-
br/assuntos/medicamentos/cmed/precos

4.10. Recomendacgdes da CONITEC: recomendado pela CONITEC
(http://conitec.gov.br/images/Consultas/Relatorios/2022/Sociedade/20220513 ReSoc 3

00 Risdiplam-AME Tipo | -final.pdf e

http://conitec.gov.br/images/Relatorios/2022/20220314 Relatorio 709 risdiplam AMEt

ipol.pdf)

5. Discussdo e Conclusdo

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia:

Conforme o relatorio de recomendagdo analisado pela CONITEC em Fevereiro de 2022, o
principal estudo que ofereceu evidéncias para o uso do RISDIPLAM para AME tipo | é o
FIREFISH que incluiu criangas com idades de 1 a 7 meses diagnosticadas com AME Tipo | e
presenca de duas cépias do gene SMN2. O estudo foi dividido em duas Partes, sendo a
primeira para avaliar a seguranga, farmacocinética e farmacodinamica em diferentes
regimes de dose de risdiplam. Nesta primeira etapa foram incluidas 4 criancas em um
regime de dose de 0,08 mg/kg por pelo menos 12 meses e 17 criangas em um regime de
dose mais alta de 0,2 mg/kg para criangas abaixo 2 anos de idade. Na segunda parte do
estudo (ainda em andamento) os pesquisadores estdo avaliando a eficacia do tratamento

por um seguimento de até 24 meses de 41 criancas e teve como desfecho primario a
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capacidade de se sentar sem apoio por pelo menos 5 segundos apds 12 meses de
tratamento. Na Parte 1, 90,5% dos pacientes estavam livres de evento (morte ou ventilacdao
permanente), e 82,3% ao final de 24 meses. Na Parte 2, apds 12 meses, 85% dos pacientes
tratados permaneceram vivos ou sem necessidade de ventilacao permanente. No desfecho
de sobrevida livre de evento em aproximadamente 12 meses, observaram-se os valores:
61,3% em pacientes tratados com nusinersena; 31,7% em pacientes tratados com injegdes
sham (placebo) e 26% em uma coorte histdrica sem tratamento farmacoldgico especifico.
Em relagdo aos desfechos motores, 56% atingiram uma pontuag¢ao >40 na escala CHOP-
INTEND; 90% (n = 37/41) e 29% (n = 12/41) foram capazes de se sentar sem apoio por pelo
menos 5 segundos. Ao final de 24 meses (Parte 1), 58,8% das criancas conseguiram se
sentar sem apoio por pelo menos 5 segundos. O tratamento teve um perfil favoravel de
seguranca, tendo como principais eventos graves: pneumonia, 32% (n = 13); bronquiolite,
5% (n = 2); hipotonia, 5% (n = 2) e insuficiéncia respiratdria, 5% (n = 2). Nenhum evento
adverso que levasse a descontinuacdo do tratamento. Os desfechos tiveram a certeza da
evidéncia julgada como baixa no desfecho critico de efetividade e moderada no desfecho

critico de seguranca.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
- maior funcionalidade

- menos fadiga, estagnacao e risco de perdas
5.3. Parecer
( x ) Favoravel

() Desfavoravel

5.4. Conclusdo Justificada: medicacdo ja aprovada pelo Conitec para a patologia em

questao.

Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme definicdo de urgéncia e emergéncia do CFM?
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() SIM, com potencial risco de vida
(x ) SIM, com risco de lesdo de 6rgdo ou comprometimento de funcao

( )NAO
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Consideragdes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento ndo é divulgada por motivo
de preservacgao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP
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