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NOTA TECNICA 253/2020 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. Solicitante: MMJD Dr. Leonardo Vietri Alves de Godoi
1.2. Origem: 1 Vara Federal de Araraquara

1.3. Processo n®: 5001929-33.2020.4.03.6120

1.4. Data da Solicitagdo: 24/11/2020

1.5. Data da Resposta: 0212/2020

2. Paciente

2.1. Nome: | G

2.2. Data de Nascimento/ldade: 04/12/2019 — 11 meses

2.3. Sexo: masculino

2.4, Cidade/UF: Araraquara - SP

2.5. Histérico da doenca: paciente & portador de Atrofia Espinhal tipo | - (ID
numero 38611818) onde os sintomas iniciaram nas primeiras semanas de vida,
com hipotonia global e fraqueza bulbar. Recebeu diagndstico molecular em
08/04/20, confirmando a dele¢cao homozigdtica do gene SMMN1, com a presenca
de 2 copias de SMNZ2. Faz acompanhamento com equipe multidisciplinar e

equipe de reabilitagdo

3. Quesitos formulados pelo Magistrado

4. Descricdo da Tecnologia

4 1. Tipo da tecnologia: medicamento

4.2, Principio Ativo: Onasemnogeno abeparvoveque

4 3. Registro na ANVISA: 1006811740131

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

4.5. Descrever as opgdes disponiveis no SUS/Salde Suplementar: ndo ha
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4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar; ndo ha

4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominagao genérica: Onasemnogene abeparvovec-Xioi

4.7.2. Laboratorio: Novartis Biociéncias S.A.

4.7.3. Marca comercial: Zolgensma

4.7.3. Apresentagao: 2,0x10e13 gv/ml sus inj ct 6 fa plas trans x 8,3ml

4.7.4. Prego maximo de venda ao Governo: ndo adquirido pelo SUS

4.7.5. Pregco maximo de venda ao Consumidor: aproximadamente US$ 2,125
milhdes de doélares

4.8. Fonte do custo da tecnologia: Acesso em 02122020, disponivel nos
sites:

https:fwww.metropoles.comisaudel/conheca-o-remedio-mais-caro-do-mundo-

uma-dose-custa-r-878-milhoes

hitps:/hwww_agenciabrasilia.df.gov_brf 202007/ 24/governo-vai-propor-isencao-do-

icms-de-remedios-para-a-ame/

hitps:fivalor.globo.comiempresas/noticia/ 2020/08/1 V/anvisa-aprova-registro-do-

medicamento-mais-caro-do-mundo.ghtml

4.9. Recomendagoes da CONITEC: Nao avaliado

5. Discussdo e Conclusio

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia:

A atrofia muscular espinhal (AME) & uma doenga genética que provoca a
perda da movimentagdo muscular de maneira progressiva. Os pacientes com
AME tipo 1 apresentavam tipicamente um curso clinico de deterioracdo
gradativa, requisitando de cada vez mais cuidados, ora para recuperacao clinica,
ora para paliagdo de sintomas no final de suas vidas.

A doenca caracteriza-se por uma fraqueza bulbar em lactentes, ou seja,
criangas apresentam choro fraco, dificuldade para sucgdo e degluticdo,

incapacidade de eliminar secregdes, fasciculagdes da lingua. Progressivamente,
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as musculaturas dos membros e respiratdoria sao afetados, culminando em
deformidades e insuficiéncia respiratoria. Essas criangas costumam ter infecgoes
pulmonares e falecem por volia dos dois anos de idade, apesar de existirem
pacientes que sobreviveram por mais tempo. Mais detalhes sobre a doenga e as
manifestagbes que o paciente em questdo apresenta estdo descritos nos
documentos anexados pelos responsaveis, representantes e médicos do
pacientes.

Mais recentemente, avangos na terapia génica ocorreram e culminaram
no desenvolvimento da medicacao onasemnogene abeparvovec (Zolgensma).
Essa medicagdo ganhou enorme fama por rapidamente assumir o posto da
medicacdo mais cara do mundo, o que representa um desafio aos sistemas de
saude de todos os paises. Em cada pais, esse desafio assume suas
particularidades devido as caracteristicas dos sistemas de saude e
consequentemente, a origem do dinheiro que provera o pagamento da droga.

Mo Brasil, o Sistema Unico de Saide assume como seus Principios e
Diretrizes: Universalidade, Equidade, Integralidade, Descentralizacdo e
Regionalizacdo, e Participagcdo da Comunidade. Por meio da Anvisa, o
medicamento foi liberado para ser utilizado no Brasil, mas ainda nao ha uma
conduta ou um parecer determinado pelas instancias do nosso pais, tal como
Ministério da Saude ou CONITEC, que norteie as decisfes prescricionais e de
abrangéncia do SUS para custeio da medicagdo, 0o que deve resultar em um
numero gradativo de agdes judiciais até que isso ocorra. Paises com sistemas
de saude que compartiiham algumas das caracteristicas do SUS, tal como
Franga, Reino Unido e Canada, ndo chegaram ainda em conclusdes sobre como
agir diante do alto custo da droga e as evidéncias cientificas disponiveis até o
momento — até onde foi possivel apurar.

Para melhor compreender a questdo que se coloca, pode-se realizar uma
simplificada estimativa de gastos nacionais com a medicacdo em questdo.
Considerando a incidéncia de 0,16-4,1 casos de AME tipo 1 a cada 100.000

nascidos-vivos e a taxa de 3 milhdes de nascidos-vivos por ano no Brasil, isso
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ocasionaria um numero de 5-123 criangcas com AME fipo 1, o que representaria
um custo aproximado de até 1,5 bilhdes de reais. O custo extremamente alto
desta medicacdo (é o ftratamento mais caro ja desenvolvido pela indastria
farmacéutica) torna praticamente inviavel o seu fornecimento pelo poder publico.
Como exemplo, o custo do tratamento das criancas nascidas com AME em um
determinado ano poderia significar de 0,1% a 1% do orcamento da salude para
2019. Ademais, em se tratando de uma doenca rara, os trabalhos cientificos,
apesar dos resultados positivos, sdo forgcosamente pouco robustos, com
numero pequeno de participantes e dificuldade de randomizagao.

As publicagbes gue existem ndo possuem o desenho e as analises
estatisticas consideradas de maior qualidade possivel. Apesar disso, é
importante notar que o curso clinico da doencga e a caracteristica da medicacao,
enquanto ferapia génica, devem impulsionar uma outra perspectiva para a
elaboracao de estudos e avaliagéo da qualidade da evidéncia. Por outro lado, de
forma alguma, isso deve suplantar a execucdo de pesguisas cientificas de
qualidade que possam determinar a eficacia da medicacdo no longo prazo, o
que ultrapassa alguns meses, gue € 0 que sabemos até o momento.

A AME tipo 1 € uma doenca extremamente rara, € que ha apenas uma
parcela pequena de pessoas que poderiam arcar com um tratamento que custa
12 milhdes de reais. Probabilisticamente, quase a totalidade de pessoas que
necessitariam dessa medicacdo recorreriam judicialmente (no caso brasileiro)
para que o0 Estado arcasse com esses custos. Posto isso, observa-se a
importancia e a necessidade de maior colaboragao entre a indusftria e os drgaos
governamentais, promovendo estudos clinicos com a inclusdo desses casos,
além de discussdes envolvendo as esferas do Estado e as Instituicdes de
Pesquisa e Ensino a respeito da relevancia do tema e o direito de patentes — tal
como em outros momentos na histdria da Saude Publica brasileira.

A NMNovartis (empresa produtora da medicagdo) assinou um termo de
compromisso assumindo a obrigacao de envio de analises sobre a efetividade

do tratamento e a promoga&o de ensaios clinicos com pacientes brasileiros. Nao
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se conhece dados sobre tais ensaios clinicos até o momento (a medicac&o foi

aprovada em agosto de 2020).

5.2. Beneficiolefeito/resultado esperado da tecnologia:

Espera-se que a medicacdo permita impedir a degeneracio
neuromuscular que ocorre nas criangas portadoras da patologia em guestéo,
permitindo ganho de qualidade de vida, reducdo na dependéncia de outros
suportes (desde wventiladores mecanicos, até a presenga de profissionais da
saude para cuidados intensivos ou semi-intensivos) e aumento na sobrevida. A
droga parece mudar o curso clinico da doencga, a qual culminaria em um d&bito
precoce para uma doenga com menos manifestagdes clinicas, quando a
medicacao é utilizada precocemente. As publicagfes que permitem analisar a
eficacia da medicacdo ainda sao poucas e sem acompanhamento no longo
prazo.

O chamativo custo da medicacao & alvo de varias publicacfes cientificas

e de intenso debate na midia de inuUmeros paises.

5.3. Conclusao Justificada:
Este parecer & contrario ao formecimento do medicamento para o

paciente.
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5.5. Qutras Informagdes:

Consideragdoes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento néo & divulgada

por motivo de preservacao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP



