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NOTA TECNICA 224/2020 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. Solicitante: TRF-3

1.2. Origem: 22 Vara Civel Federal de Sdo Paulo

1.3. Processo n®: 5022606-18.2018.4.03.6100

1.4. Data da Solicitacdo: 10/11/2020

1.5. Data da Resposta:

2. Paciente

2.1. Nome: I

2.2. Data de Nascimento/ldade: 24/05/2011 — 9 anos
2.3. Sexo: feminino

2.4 Cidade/UF: Sao Paulo - SP

2.5. Historico da doenga: paciente & portadora de AMIOTROFIA MUSCULAR
ESPINHAL (TIPO 3) (AME) (CID G12.1)

Solicita Nusinersena

3. Quesitos formulados pelo Magistrado

4. Descrigao da Tecnologia

4.3. Registro na ANVISA: 1699300080010
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4.4 0 produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: sim. Apenas
para o tipo L.

4.5. Descrever as opgdes disponiveis no SUS/Sadde Suplementar: ndo ha

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

4.7.1. Denominacgdo genérica: Nusinersena

4.7.2. Laboratdrio: Biogen Brasil Produtos Farmacéuticos Lida

4.7.3. Marca comercial: Spinraza

4.7.3. Apresentacao: 2.4 mg/ml sol inj ct fa vd trans x 5 ml

4.7.4. Pregco maximo de venda ao Governo: RS 278.326,26

4.7.5. Pregco maximo de venda ao Consumidor: R$ 400.843,22

4.8: Tratamento mensal:

4.8.1: Dose diaria recomendada:

4.8.2: Custo mensal - prego maximo de venda ao Governo:

4.8.3. Custo mensal - prego maximo de venda ao Consumidor:

4.9. Fonte do custo da tecnologia: Lista de pre¢os de medicamenios da
ANVISA. Referéncia novembro/2020. Disponivel em:

https:fwww.gov.brfanvisal/pt-brfassuntos/medicamentos/cmed/precos/capa-

listas-de-precos
4.10. Recomendacgdes da CONITEC: PCDT (Protocolo Clinico e Diretrizes

Terapéuticas) de outubro/2019, n® 492, recomenda o uso da medicagdo para o

subtipo I, e para os subtipos Il e lll condicionados a inclusdao em protocolo
terapéutico. Na reunido do dia 5 de novembro de 2020 foi encaminhado para

consulta publica com parecer desfavoravel para os subtipos 2 e 3.

5. Discussdo e Conclusio

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e segurancga da tecnologia:
A atrofia muscular espinhal (AME) ¢ uma doenca neurcdegenerativa rara

com heranga genética autossdmica recessiva, causada por uma delegdo ou
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muta¢cao homozigética do gene 1 de sobrevivéncia do motoneurdnio (SMN1). A
AME tipo Il tem manifestacao por volta dos 6 a 18 meses de vida, mas pode se
manifestar mais precocemente. Os pacientes ndo adquirem a habilidade de
andar independentemente. Esses pacientes podem ter dificuldades para tossir e
limpar secrecdes provenientes da tragueia, ter tremores finos (chamados de
miofasciculagdes) e ser acometidos por escoliose e contraturas ao longo dos
anos. A expectativa de vida gira em tomo de 10 a 40 anos.!"

Sobre as terapéuticas necessarias: todos os pacientes necessitam de
seguimento  multiprofissional incluindo fisioterapia respiratoria, cuidados
ortopédicos, terapia ocupacional, nutricdo. A classe dos oligonucleotideos
antissentido, dentre os gquais faz parte 0 nusinersena, & uma das novas
altemativas terapéuticas e tem o RNAm como alvo principal. O nusinersena é
indicado para uso intratecal por pungdo lombar. Nas trés primeiras doses sao
administrados 12 mg de por via intratecal a cada 14 dias (nos dias 0, 14 e 28). A
quarta dose deve ser administrada 30 dias ap0s a terceira, desde que a crianc¢a
tenha condigdes clinicas de receber 0 medicamento, a critério médico. Na fase
de manutencdo: 12 mg de nusinersena administrado por via intratecal a cada
quatro meses.

Uma Revis@o sistematica recente da Cochrane analisou as terapéuticas
farmacoldgicas disponiveis para a AME dos tipos Il e Ill. Com moderada forga de
evidéncia nao houve beneficio clinico de melhora da forga muscular com o uso
de creatina, acido valprdico e carnitina, comparados a placebo. Com baixa forga
de evidéncia ndao houve beneficio clinico de melhora da forga muscular com o
uso de gabapentina, hidroxiureia, acido valproico, comparados a placebo. Nesta
revisdo, o uso de nusinersena demonsirou melhora da fungdo motora em

pacientes com AME tipo II. @

5.2. Beneficiolefeito/resultado esperado da tecnologia:
MNao ha outras medicacdes oferecidas pelo SUS com potencial terapéutico

semelhante. Alguns novos ensaios clinicos demonstraram melhora da funcao
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motora com o uso da medicacdo nusinersena em pacientes com AME de inicio
tardio. O ganho motor foi avaliado pela escala Hammersmith Functional Motor
Scale Expanded (HFMSE), sendo maior no grupo nusinersena quando
comparado ao controle 345 Qutro recente estudo de coorte demonstrou
melhora da fungdo motora com bom perfil de seguranga na AME de inicio
tardio®™. Qutro estudo observacional prospectivo nesta populagdo demonstrou
melhora na performance do teste de caminhada de 6 minutos, fluxo expiratorio,
porém sem melhora nas outras medidas funcionais!™.

A Revis@o da CONITEC feita em agosto de 2019, demonstra a escassez
de estudos avaliando as outras formas de AME, ndo sendo possivel concluir
sobre o seu real beneficio. Dessa forma, foram excluidos da indicagdo de
nusinersena pela CONITEC pacientes com sinais ou sintomas de AME 5q

compativeis com os subtipos 2, 3 e 48
5.3. Conclusao Justificada:
Desfavoravel.
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Consideragoes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento nao € divulgada
par motivo de preservacao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP



