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NOTA TECNICA 53/2021 — NAT-JUS/SP

[

1. Identificacdo do solicitante

1.1. solicitante: ||| |
1.2. Origem: 12 Vara Civel Federal

1.3. Processo n®: 5004315-52.2019.403.6126
1.4. Data da Solicitagdo: 28/01/2021

1.5. Data da Resposta: 05/02/2021

2. Paciente

2.1. Nome: I

2.2. Data de Nascimento/ldade: 16/07/1976 — 44 anos

2.3. Sexo: masculino

2.4. Cidade/UF: Sado Caetano do Sul - SP

2.5. Historico da doenca: paciente & portador de DOENCA DE POMPE (CID
E74.0) com diagnostico em julho de 2019.

Solicita MIOZYME (alfalglucosidase) 50 mg 2 vezes

3. Quesitos formulados pelo Magistrado

4. Descricdo da Tecnologia

4 1. Tipo da tecnologia: medicamento — Myozyme 50mg

4.2, Principio Ativo: alfa-alglicosidase

4.3. Registro na ANVISA: 1832603420014

4 4. O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: nao

4.5. Descrever as opgbes disponiveis no SUS/Saidde Suplementar: nao ha
opgoes disponiveis no SUS/Saude Suplementar

4 6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar; ndo ha

4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominagao genérica: alfa-alglicosidase
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4.7.2. Laboratorio: Sanofi Medley Farmacéutica Lida
4.7.3. Marca comercial: Myozyme

4.7.3. Apresentacdo: 50 mg po liof sol inj iv ct fa vd trans
4.7.4. Prego maximo de venda ao Governo: R$ 1.578,74

4.7.5. Pregco maximo de venda ao Consumidor: R$ 2.011,90

4.8: Tratamento mensal:

4.8.1: Dose mensal recomendada: 34 frascos a cada 15 dias — total 68 frascos
4.8.2: Custo mensal - prego maximo de venda ao Governo: R$ 107.354,32

4.8.3. Custo mensal - prego maximo de venda ao Consumidor: R$ 136.809,20

4.9. Fonte do custo da tecnologia: Lista de pregos de medicamentos da
ANVISA/CMED. Referéncia janeiro/2021. Disponivel em:

https:ffwww.gov. brfanvisal/pt-br/assuntos/medicamentos/cmed/precos/capa-

listas-de-precos

4.10. Recomendacoes da CONITEC: MNo relatério de recomendacdo do
Protocolo Clinicos e Diretrizes Terapéuticas sobre Doenca de Pompe, publicado
em junho de 2020, indica a terapia de reposicdo enzimatica apenas para a forma

precoce da doenca de Pompe'.

5. Discussdo e Conclusio

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia:

A doenca de Pompe (DP), também conhecida como glicogenose tipo |l ou
deficiéncia de maltase acida € uma doenga genética rara, de acometimento
neuromuscular progressivo e frequentemente fatal nas formas mais graves. A
DP pode ser classificada em grupos A, B, C e D de acordo com a idade do inicio
dos sintomas, envolvimento cardiaco e velocidade de progressao da doenga’.

O grupo A é de pacientes com sintomas antes dos 12 meses de vida associada

a cardiomiopatia hipertréfica. O grupo B também inicia sintomas antes dos 12
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meses de vida, mas sem associagdo de cardiomiopatia hipertréfica. Os grupos A
e B sdo chamados de forma precoce, e tem maior gravidade e maior
mortalidade. O grupo C tem inicio dos sintomas apds 12 meses de idade, mas
ainda na infancia. O grupo D sdo as formas mais tardias de manifestacdo no
adulto. As formas mais tardias (C e D) tém evolugdo mais lenta’.

Um estudo randomizado em 2010 (LOTS) avaliou o uso de alglucosidade alfa
em 90 pacientes com doenga de Pompe tardia (todos acima de 8 anos de
idade). Apds 78 semanas, em comparagdo com o grupo que usou placebo, o
grupo que tomou alglucosidase alfa teve um aumento médio de 28 metros no
teste de caminhada de 6 minutos e um aumento de 3,4% na capacidade vital
forgada pulmonar®. Qutro estudo acompanhou os doentes deste mesmo estudo
por 26 semanas adicionais, ainda usando a alglucosidade alfa, mostrou
manutenc@o dos beneficios do primeiro estudo, sem beneficios adicionais®.
Esses mesmos pacientes foram acompanhados por 6 anos em outro estudo,
mostrando  estabilidade da funcdo pulmonar durante este periodo de
acompanhamento®.

Outro estudo randomizado com 90 pacientes avaliou o acometimento cardiaco
em pacientes com doenca de Pompe tardia e o impacto do tratamento com a
alglucosidade alfa nestes pacientes. Esse estudo demonstrou uma baixa
prevaléncia de alteracfes cardiacas e nenhum impacto do tratamento com
alglucosidade alfa nestas alteragdes®.

O Consenso de 2012 chama atencdo de que os resultados do estudo LOTS
trazem beneficios significativos estatisticamente mas de pouca relevancia clinica
com o uso de alglucosidade alfa. Isso se traduz numa auséncia de melhora da
qualidade de vida destes pacientes, medida pelo questionario SF-36 Short
Form?.

Uma metanalise de 2017 mostrou uma mortalidade menor em pacientes gue
usavam alglucosidase alfa, porém esta analise nao estava ajustada para
possiveis confundidores, como idade ou estagio da doenca por exemplo. Esta

analise mosirou ainda que os pacientes que usam alglucosidade alfa tem uma
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melhora inicial da capacidade pulmonar nos primeiros meses, mas esta vai
gradualmente voltando ao basal ao longo de 4 anos de acompanhamento.
Também mostrou um discreto aumento na distancia do teste de caminhada de 6
minutos em quem estava usando alglucosidade alfa, que se mantinha ao longo
do tempo de acompanhamento’.

O Consenso europeu de 2017 sugere o inicio da terapia de reposi¢do enzimatica
em pacientes com confirmac&o diagnostica, sintomaticos, que possam aderir ao
tratamento, por um periodo de 2 anos, com reavaliacdo periddica dos resultados
musculares e pulmonares®.

O Consenso Canadense sugere gue uma tentativa de tratamento deve ser
oferecida a pacientes com doenga de Pompe tardia, que sejam sintomaticos,
com monitorizac&o rigida para averiguar se ha ou nao beneficio da terapia em

cada paciente?.

5.2. Beneficiolefeito/resultado esperado da tecnologia:
Melhora da capacidade de caminhar medida pelo teste de caminhada de ©6

minutos e melhoralestabilizacao da capacidade vital pulmonar.

5.3. Conclusao Justificada:

O caso em guestdo & de um paciente com doenca de Pompe forma Tardia, com
fraqueza muscular axial (lingua, tronco e quadril), e ptose palpebral. A literatura
nao mosira beneficio em mortalidade, como na doenga de Pompe precoce, e 0s
beneficios atingidos nos estudos parecem ser de peguena monta.

Apesar disto, consensos europeus e canadenses sugerem o uso da reposicao
enzimatica em pacientes sintomaticos, como o deste caso.

Apesar da CONITEC em seu PDCT autoriza o uso da reposic&o enzimatica
apenas para a doenca de Pompe precoce, consideramos como favoravel o
fornecimento da alglucodidade alfa neste caso. para um teste terapéutico de
pelo menos 2 anos, com rigida monitorizagdo de resultados de eficacia, e

suspensao do fornecimento caso a eficacia nao fique comprovada.
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5.5. Outras Informagdes:
Consideragdoes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento néo & divulgada

por motivo de preservacao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP



