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NOTA TECNICA 248/2020 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. Solicitante: MMJD Dra. Rosana Ferri

1.2. Origem: 22 Vara Civel Federal de Sdo Paulo
1.3. Processo n®: 5020397-08.2020.4.03.6100
1.4. Data da Solicitacdo: 24/11/2020

1.5. Data da Resposta:30/11/2020

2. Paciente

2.1. Nome: I

2.2. Data de Nascimento/ldade: 31/03/1994 — 26 anos
2.3. Sexo: feminino

2.4. Cidade/UF: Sao Paulo - SP

2.5. Historico da doenca: paciente & portadora de Amiloidose Hereditaria
relacionada a Transtirretina (CID-10- E85.1), tem diagndstico de intolerancia a
frutose, sendo contra-indicado o uso de tafamidis.

Solicita Patisirana (Onpattro)

3. Quesitos formulados pelo Magistrado

4. Descrigao da Tecnologia

4 1. Tipo da tecnologia: medicamento
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4 2. Principio Ativo: patisirana sddica
4.3. Registro na ANVISA: 1936100010011

4 4.0 produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: ndo

4.5 Descrever as opgies disponiveis no SUS/Saude Suplementar: Em
pacientes com guadros leves e minimo acometimento funcional (estagio 1), &
possivel o tratamento com transplante de figado, que & o principal local da
produgdo de franstiretina (TTR). Pacientes em estagio | que ndo forem
submetidos ao transplante podem receber o medicamento tafamidis, de acordo
com os critérios estabelecidos no Protocolo Clinico e Direfrizes Terapéuticas
(PCDT) para a POLINEURQPATIA AMILOIDOTICA FAMILIAR (PAF) Portaria
Conjunta n® 22 do Ministério da Saidde de 22/10/2018. Nesse protocolo, nao ha
previsdo sobre o fratamento de pacientes com a doenga em outros estagios.

4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: ndo ha
4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominacdo genérica: PATISIRANA SODICA

4.7.2. Laboratgrio: ALNYLAM PHAMACEUTICALS INC.

4.7.3. Marca comercial: Onpattro®

4.7.3. Apresentacao: 2 MG/ML SOL DIL INFUS IV CT FA VD TRANS X 5 ML
4.7.4. Preco maximo de venda ao Governo: -

4.7.5. Prego maximo de venda ao Consumidor: -

4.9, Fonte do custo da tecnologia: Lista de pregos de medicamento da ANVISA.
Referéncia novembro/2020. Disponivel em: hitps:/fwww.gov.brianvisa/pt-
briassuntos/medicamentos/cmed/precos/capa-listas-de-precos

4.10. Recomendagdes da CONITEC: Nao ha recomendacgio da CONITEC para
a droga especifica. Em um dos Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas
(PCDT) de 2018 para polineuropatia amiloidotica familiar, a CONITEC aprovou
apenas o uso de tafamidis, (nico medicamento disponivel no Brasil na época
da elaboragé@o do PCDT.

5. Discussdo e Conclusio
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51. Ewvidéncias sobre a eficacia e segurangca da tecnologia/
Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

Amiloidose € o termo geral usado para se referir a deposico tecidual de fibrilas
compostas de subunidades de baixo peso molecular de uma diversidade de
proteinas, muitas delas circulando como constituintes do plasma. Esses
depodsitos podem causar uma variedade de manifestagdes clinicas dependendo
do tipo, localizacdo e quantidade de depodsito. Pelo menos 30 precursores
proteicos humanos de fibrilas amildides sdo conhecidos. Existemn diferentes tipos
de amiloidoses sistémicas, entre elas as amiloidoses hereditarias ligadas a
proteinas precursoras que sofreram mutacao, tais como a transtirretina (TTR). A
TTR é uma proteina predominantemente sintetizada no figado (98%) e que tem
a funcdo de ser carreadora da tiroxina e do retinol. Quando a TTR sofre
desestabilizacdo de sua estrutura teframérica, seja por mutacdo, no caso das
formas hereditarias, ou outro mecanismo, na forma senil (esta Gltima ligada ao
deposito tecidual de TTR nativa), ha a consequente dissociacdo em mondmeros
e deposicdo tecidual sob a forma de agregados de filamentos amiloides. Essas

s80 as amiloidoses ligadas a TTR.

As manifestagdes clinicas de amiloidose incluem doenca renal, cardiomiopatia,
doenca gastrintestinal, anormalidades neurologicas, doengas musculo-
esgueléticas, anormalidades sanguineas, doenca pulmonar, manifestacies de

pele dentre outras.

Dentre as opcdes terapéuticas para Amiloidose Hereditaria relacionada a
Transtirretina, temos o transplante hepatico, recomendado a pessoas
assintomaticas ou oligossintomaticas, que evitara a deposicdo de substancia
amiloide.

Agentes que estabilizam os tetrameros TTR, como o tafamidis, diminuem a
progressao da neuropatia, bem como cardiomiopatia. Indicado principalmente

nas fases iniciais da doenca e tem aprovagao da CONITEC.
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Patisirana € um medicamento que reduz a sintese de TTR, diminuindo a
disponibilidade de mondmeros que formariam os depdsitos amiloides. Em
ensaios clinicos randomizados, reduziu sinftomas e incapacidade decorrente da
polineuropatia, com melhora da gualidade de vida, além de melhoras da funcdo
cardiaca e biomarcadores. A droga parece ser bem tolerada, com uma minoria

dos pacientes relatando reacdes infusionais leves ocu moderadas.

O medicamento tafamidis € a droga de escolha para amiloidose hereditaria
relacionada a trastiretina com neuropatia periférica estagio |. A intoleréncia a
frutose é relativamente rara, e a quantidade de sorbitol presente na formulagao
(apesar da recomendacao do fabricante) & minima, e pouco provavel de causar
sintomatologia. Ademais, o diagnéstico de intolerdncia a frutose nao esta

demonstrado na paciente.

5.3. Conclusdo Justificada:

Ndo recomendo o fornecimento da medicagdao para a paciente, com os
dados atuais. Caso a requerente consiga demonsirar o diagnostico de
intolerancia a frutose (declaragdo de médico e teste respiratério de hidrogénio) e
que 0 uso da medicacdo causou sintomas relacionados a intolerancia, o uso da

patisirana estaria recomendado.
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Consideragoes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento néo € divulgada
par motivo de preservagao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP



