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NOTA TECNICA 178/2020 - NAT-JUS/SP

1. Identificagao do solicitante

1.1. Solicitante: MMJD Dra. Rosana Ferri

1.2. Origem: 22 VVara Civel Federal de Sao Paulo
1.3. Processo n®: 5002794-87.2018.4.03.6100
1.4. Data da Solicitacdo: 13/10/2020

1.5. Data da Resposta:19M10/2020

2. Paciente

2.1. Nome: [N

2.2. Data de Nascimento/ldade: 05/03/1993 — 27 anos

2.3. Sexo: feminino

2.4. Cidade/UF: Sado Paulo - SP

2.5. Histdrico da doencga: paciente & portadora de atrofia muscular espinhal
(AME) tipo 2, uma vez que adquiriu a posicdo sentada enfre 8 a 9 meses de
vida e apresenta a forma grave da doenca. Foi para ventilaggdo em torno de 5
anos de vida e posteriormente foi traqueostomizada e gastrostomizada.

Solicita Nusinersen (Spinraza®)

3. Quesitos formulados pelo Magistrado

4. Descrigao da Tecnologia

4 1. Tipo da tecnologia: medicamento - Spinraza

4.2, Principio Ativo: Nusinersena

4.3. Registro na ANVISA: 1699300080010

4.4 0 produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: sim. Apenas
para o tipo I

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



— PODER JUDICIARIO .
TRIBUNAL DE JUSTICA DO ESTADO DE SAQ PAULOD
Secretaria de Gestdo de Pessoas — SGP
Diretoria de Assisténcia e Promogao a Satde — SGP 4
Coordenadoria de Assisténcia a Satde — SGP 4.2
Risa Bela Cintra, n? 151 — 102 Andar — Sala 182 - Consolagio — 530 Paulo — Capital

CEP 01415-001
Fores: 3258-9084  3759-0142

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

4.7.1. Denominacao generica: Nusinersena

4.7.2. Laboratdrio: Biogen Brasil Produtos Farmacéuticos Lida

4.7.3. Marca comercial: Spinraza

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

4.7.4. Pregco maximo de venda ao Governo: R$ 329.587,52

4.7.5. Preco maximo de venda ao Consumidor: R$ 412.448 41

4. 8. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos de medicamentos da ANVISA.

Referéncia QOutubrof2020. Disponivel em: hitps://'www.gov.brlanvisa/pt-

br/assuntos/medicamentos/cmed/orecos/capa-listas-de-precos
4.9. Recomendacgdes da CONITEC: PCDT (Protocolo Clinico e Diretrizes

Terapéuticas) de outubro/2019 n°® 492 recomenda o uso da medicacdo para o

subtipo I. Os subtipos Il e Il devem estar condicionados a inclusao em

protocolo terapéutico.

5. Discussdo e Conclusio

51. Ewvidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia/

Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia

A atrofia muscular espinhal (AME) € uma doencga neurodegenerativa rara com
heranca genética autossdmica recessiva, causada por uma delecdo ou mutacao
homozigdtica 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 nd3o adquirem a habilidade de andar
independentemente. Esses pacientes podem ter dificuldades para tossir e limpar
secrecdes provenientes da fraguéia, ter tremores finos (chamados de
miofasciculagdes) e ser acometidos por escoliose e contraturas ao longo dos

anos. A expectativa de vida gira em torno de 10 a 40 anos (1).
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Todos os pacientes necessitam de seguimento multiprofissional incluindo
fisioterapia respiratoria, cuidados ortopédicos, terapia ocupacional, nuiricdo. A
classe dos oligonucleotideos antissentido, dentre os quais faz parte o
nusinersena, & uma das novas alternativas terapéuticas e tem o RNAmMensageiro
como alvo principal. O nusinersena € indicado para uso intratecal por puncao
lombar. Nas frés 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
apds a terceira, desde que a crianga tenha condigdes clinicas de receber o
medicamento, a critérioc médico. Na fase de manutencido serdo 12 mg de
nusinersena administrados por via intratecal a cada guatro meses. A medicacao
foi aprovada pelo Food Drug Administration (FDA) em dezembro de 2016 e em
2017 a ANVISA aprovou a medicagdo para tratamento da condigdo.

Uma revisdo sistematica recente da Cochrane analisou as terapéuticas
farmacoldgicas disponiveis para a AME dos tipos Il e Ill. Com moderada forga de
evidéncia ndo houve beneficio clinico de melhora da forga muscular com o uso
de creatina, acido valproico e carnitina, comparados a placebo. Nesta revisao, o
uso de nusinersena demonstrou melhora da fungdo motora em pacientes com
AME tipo Il (2).

NZo ha outras medicacdes oferecidas pelo SUS com potencial terapéutico
semelhante.

Alguns novos ensaios clinicos demonstraram melhora da fun¢éo motora com o
uso da medicac&o nusinersena em pacientes com AME de inicio tardio. O ganho
motor foi avaliado pela escala HFMSE, sendo maior no grupo nusinersena
quando comparadoe ac confrole (3,4.5). Um recente estudo de coorte
demonstrou melhora da fung@o motora com bom perfil de seguranca na AME de
inicio tardio (6). Outro estudo observacional prospectivo nesta populacao
demonstrou melhora na performance do teste de caminhada de 6 minutos, fluxo
expiratorio, porém sem melhora nas outras medidas funcionais. (7)

Os pacientes com AME evoluem com alterages ortopédicas como escoliose,

fusdes, contratura articular, além de insuficiéncia respiratoria. Estas alteracoes
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clinicas podem tornar desafiadora a puncdo lombar para administracdo da
medicacao. Estudo recente avaliou a segurancga e viabilidade da aplicagdao de
nusinersena em pacientes adulios, parecendo ser seguro nos 93 pacientes
avaliados (8).

A CONITEC, em agosto de 2019, considerou haver poucos estudos
avaliando as outras formas de AME tipos 2, 3 e 4, ndo sendo possivel concluir
sobre o seu real beneficio e incluiu em seu relatdrio a incorporagdo da
medicacao apenas para a AME tipo 1 (9). O Ministério da Satde, em matéria
datada de 31 de cutubro de 2019, avalia oferecer a medicacdo em modalidade
de compartilhamento de risco para as AME tipo Il e lll. (10, 11, 12 links)

Uma nota das Sociedades Brasileiras de Neurologia Infantil e de Genética
Médica sobre uso de Musinersena no cenario brasileiro para pacientes com
Atrofia Muscular Espinhal 5gq faz consideracdes acerca dos custos da
medicacao, necessidade de infraestrutura e treinamento para a administracao da
medicacdo e inequidade de acesso ao sistema de saude. Este grupo sugere que
algumas situacdes clinicas deveriam ter prioridade de acesso a medicagao,
conforme segue:

“Serao consideradas situacfes de prioridade de acesso a MNusinersena, o qual
devera ser imediato.

« AMESq em pacientes pré-sintomaticos (diagndstico realizado por exame antes
do aparecimento de sintomas, como nos casos de filhos de casais que ja tiveram
outros filhos com este diagnodstico cu em contexto de triagem neonatal): -
Crangas com <3 copias de SMN2

» AMESq tipo | com guadro clinico compativel e confirmacgdo genética: -
Criangas abaixo de um ano independentemente de estar ou ndo em ventilagao
mecanica invasiva - Criangas entre 1 e 2 anos em ventilag&o nao invasiva (VNI)

« AMESq tipo Il com quadro clinico compativel e confirmacgao genética: -
Criangas com menos de 5 anos em VNI ou sem suporte ventilatorio (baseado

em estudos de historia natural da doenca)
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« AMESq tipo Il com quadro clinico compativel e confirmacido genética: -
Crangas, adolescentes e adultos com AMESq tipo Il que apresentarem piora
significativa de funcio motora® com rsco de perda da capacidade de
deambulacdo detectada em pelo menos duas avaliagbes com intervalo minimo

*

de 6 meses. a piora da funcdo motora devera ser documentada por
instrumento clinico validado como o tempo para realizar a manobra de Gowers,
0 teste de caminhada de 10 mefros, etc.)

A prescricdo de nusinersena para pacientes com AMESq tipo |, Tipo Il e Tipo I
nao contemplados nos critérios de prioridade acima citados devera ser
individualizada, utilizando escalas motoras e de avaliagdo respiratéria. De
acordo com tais avaliagbes também poderdo ser considerados prioritarios para
acesso imediato, especialmente com objetivo de manutencdo de funcgoes
motoras essenciais para atividades de vida diaria, bem como, manuten¢ao de
func@o ventilatoria. Para os demais casos, com as informagdes disponiveis no
momento, a decisdo sobre o uso do medicamento poderia aguardar a publicacao

de diretrizes nacionais de utilizagao™ (13).
5.3. Conclusao Justificada:

Pelos dados do prontuario e relatorio médico enviado, a paciente tem 27
anos de idade, j@ com grave comprometimento motor, alimentando-se por
gastrostomia e respirando por traqueostomia. Recebeu algumas doses da
medicacao em servigo privado, porém nao ficou claro se faz parte do projeto do
Ministério da Sadde de compartihamento de risco. Os ganhos motores com o
uso da medicagdo nao foram caracterizados a partir de escalas validadas como
as utilizadas nos ensaios clinicos e as sugeridas em nota técnica das
Sociedades Brasileiras de Neurclogia Infantil e de Genética Médica sobre uso de
Nusinersena no cenario brasileiro, que demonstrem a sua eficacia para esta

paciente. No momento, a CONITEC n&o incorporou 0 usoe da medicacdo para

este grupo de pacientes, e nesta paciente ndo vemos justificativa para ndo

acatar as determinacdes da CONITEC.
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Consideragoes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento ndo € divulgada

par motivo de preservacao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP



