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NOTA TECNICA N2 5395-A-2023 - NAT-JUS/SP

1. IDENTIFICACAO DO SOLICITANTE

1.1. Solictante
1.2. Processo n2 5007228-04.2023.4.03.6114

1.3. Data da Resposta: 14/10/2026

1.4. Requerida: SAUDE SUPLEMENTAR

2. PACIENTE

2.1. Data de Nascimento/ldade: 07/02/2020 — 6 anos

2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: S3o Bernardo do Campo/SP

2.4. Historico da doenga: Outras deficiéncias imunitarias combinadas — CID D81.8

3. QUESITOS

Solicito Reandlise do processo em questdao relativo a solicitacio de Nota Técnica
Complementar (NT n? 5395/23). Seguem documentos atualizados para subsidiar a
confec¢do da Nota Técnica Complementar. Deixo, abaixo, trecho da Decisdo/Relatério da
62 Turma do TRF3 que fundamento o pedido:

“Ocorre que, analisando detidamente os autos, verifica-se que a bula registrada na ANVISA
ndo contempla a patologia que acomete a parte autora e expressamente contraindica a
medica¢éo para menores de 13 anos e o autor, atualmente, possui 5 anos de idade.

No entanto, as duas andlises técnicas realizadas nos autos nada consignam acerca dessa
expressa contraindicagdo e do uso, aparentemente, uso “off label”. Além do mais, consta
dos autos que o requerente tem recebido o medicamento (ID 317170838) ao menos desde
agosto de 2024.

Nesse contexto, considerado que a bula registrada na ANVISA expressamente contraindica
0 medicamento para menores de 13 anos, e que tal circunstdncia ndo foi analisada nas
provas técnicas, de rigor a retirada de pauta para que seja determinada a juntada de
documentagdo e relatério médicos atualizados e, entdo, elaborada nova Nota Técnica
especifica para o caso concreto, considerando as especificidades elencadas”.
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4. DESCRICAO DA TECNOLOGIA

4.1. TIPO DA TECNOLOGIA: MEDICAMENTO

Medicamento Princinio Ativo Registro na Disponivel no Opgdes disponiveis no SUS / Informagdes sobre o Existe Genérico ou
P ANVISA SuUS? financiamento Similar?
RAPAMUNE SIROLIMO 1211004530016 NAO NAO

Medicamento

Marca Comercial
de menor preco

Laboratério

Apresentacao

Preco vigente
Tabela CMED - PMVG

RAPAMUNE

RAPAMUNE

PFIZER BRASIL LTDA

1 MG DRG CT BL AL PLAS TRANS X 60

R$ 1.829,03

4.2. RECOMENDACOES DA CONITEC:
() RECOMENDADO
() NAO RECOMENDADO
( X ) NAO AVALIADO

N3ao foi identificada recomendacdo especifica da CONITEC para incorporacdo do sirolimo no tratamento da sindrome da PI3K

delta ativada.
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5. DISCUSSAO
5.1. EVIDENCIAS SOBRE A EFICACIA E SEGURANCA DA TECNOLOGIA:

A sindrome da PI3K delta ativada (APDS) é um erro inato da imunidade, de heranca
autossOmica dominante, decorrente de alteracdes genéticas que resultam em
hiperativacdo da via de sinalizagdo PI3K. A APDS tipo 1 é causada por muta¢des de ganho
de funcdo no gene PIK3CD, enquanto a APDS tipo 2 estd associada a alteracdes no gene
PIK3R1. A ativacdo persistente dessa via compromete a diferenciacdo e a funcdo dos
linfocitos B e T, resultando em imunodeficiéncia combinada, infec¢des recorrentes,
linfoproliferacido ndo  neopldsica, citopenias imunomediadas, manifestacdes
gastrointestinais e maior risco de neoplasias hematoldgicas.

A doenca apresenta importante heterogeneidade clinica. Alguns pacientes
desenvolvem manifesta¢des relativamente controldveis, enquanto outros apresentam
comprometimento multissistémico grave desde os primeiros meses de vida. O diagndstico
molecular permite estabelecer a etiologia da desregulacdo imunoldgica e fundamentar
estratégias terapéuticas direcionadas as vias intracelulares envolvidas.

O paciente em andlise apresenta fendtipo grave de inicio neonatal, caracterizado por
infeccdo disseminada apds vacinacdo BCG, citopenias importantes, infec¢cdes recorrentes,
viremia por EBV, linfadenomegalias, hepatoesplenomegalia e comprometimento
gastrointestinal, com necessidade de multiplas internacdes. A confirmacao de mutacao de
ganho de funcdo em PIK3CD estabelece o diagnéstico de APDS1 e demonstra a relagdo
entre as manifestagdes clinicas e a alteracdo molecular identificada.

A ativacdo constitutiva da via PI3K/AKT/mTOR promove proliferacio e sobrevivéncia
anormais de populagées linfocitarias. O sirolimo inibe mTORC1, componente intracelular
situado a jusante da ativacdo de PI3K§, reduzindo a proliferacdo linfocitaria patoldgica.
Embora ndo corrija a mutacao genética nem restaure integralmente a funcdo imunoldgica,
o medicamento pode controlar manifestagdes decorrentes da ativagao excessiva dessa via,
especialmente linfadenomegalias e esplenomegalia.

O principal estudo observacional inicial sobre a utilizagdo de rapamicina em APDS foi
publicado por Maccari e colaboradores, em 2018, a partir do registro da European Society
for Immunodeficiencies (ESID). A coorte incluiu pacientes com APDS1 e APDS2 e avaliou
manifestacdes clinicas, evolucdo da doenca e resposta as intervencdes terapéuticas. Entre
os pacientes tratados com rapamicina, a linfoproliferacdo apresentou as melhores taxas de
resposta: 8 de 25 pacientes avalidveis alcancaram remissdo completa, 11 apresentaram
remissao parcial e 6 ndo obtiveram remissdo, correspondendo a resposta completa ou
parcial em 76% dos avalidveis.

Os resultados demonstraram que o beneficio do sirolimo ndo é uniforme para todas
as manifestacGes da APDS. O controle da inflamacdo intestinal e das citopenias foi menos
consistente, indicando que o medicamento nao deve ser considerado tratamento capaz de
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corrigir integralmente a imunodeficiéncia. Ainda assim, o efeito sobre a linfoproliferacdo
constitui beneficio clinicamente relevante, pois a esplenomegalia e a linfadenopatia
persistentes podem causar sintomas, complicacdes hematoldgicas e comprometimento de
orgaos.

O estudo incluiu pacientes pediatricos e descreveu a necessidade de multiplas linhas
de imunossupressdo ainda na infdncia em parcela dos individuos com APDS. Portanto,
existem dados de utilizacdo de rapamicina em pacientes com idade inferior a 13 anos no
contexto dessa doenca, embora ndo provenientes de ensaios randomizados
especificamente desenhados para demonstrar seguranca nessa faixa etaria.

A seguranca do sirolimo exige atengao especial. No registro ESID, alguns pacientes
interromperam o tratamento por efeitos adversos, incluindo cefaleia importante, anorexia
e toxicidade renal. Também foram relatadas interrup¢des temporadrias por Ulceras orais,
alteragdes hepaticas e renais. Esses achados reforgam que a resposta terapéutica deve ser
acompanhada de vigilancia sistematica de toxicidade.

RevisGes posteriores sobre o tratamento da APDS confirmaram o papel do sirolimo
como op¢do de controle da linfoproliferagdao ndao neoplasica, especialmente antes da
disponibilidade de terapias direcionadas a prdpria PI3K&. Entretanto, ressaltaram que a
imunossupressao ndo corrige completamente a predisposicdo a infeccdes e que os efeitos
em longo prazo, incluindo o impacto sobre o risco de malignidade, permanecem incertos.

Dados mais recentes do registro ESID, publicados em 2026, ampliaram a experiéncia
com rapamicina e leniolisibe em pacientes com APDS. Nessa analise retrospectiva, foram
incluidos 95 pacientes tratados com uma ou ambas as tecnologias, dos quais 81 receberam
rapamicina. A linfoproliferacdo foi a principal indicagdo do tratamento com rapamicina, e
respostas completas ou parciais foram observadas em aproximadamente 67% dos
pacientes tratados. Eventos adversos que motivaram interrup¢ado ocorreram no grupo da
rapamicina.

Essa analise reforca a existéncia de atividade clinica do medicamento em pacientes
com APDS, mas mantém limitacGes inerentes ao desenho retrospectivo, a heterogeneidade
da populacdo e a auséncia de comparacdo randomizada. Os dados ndao permitem afirmar
gue o sirolimo aumenta a sobrevida ou previne transformacao maligna.

A questdo da contraindicacdo etaria exige anadlise especifica. A bula profissional
brasileira do Rapamune contraindica sua utilizacdo em menores de 13 anos. Essa restricao
deve ser reconhecida expressamente e permanece aplicavel do ponto de vista regulatério,
independentemente das publicacdes sobre uso pediatrico em doencas raras.

Por outro lado, a APDS1 constitui condicdo genética distinta das indicacdes
registradas do sirolimo, com mecanismo fisiopatolégico diretamente relacionado a
hiperativacdo de mTOR. Os estudos observacionais especificos da APDS incluem pacientes
pedidtricos e demonstram respostas clinicamente relevantes da linfoproliferacao. Assim,
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ha evidéncia de plausibilidade biolégica e beneficio potencial nessa popula¢do, mas nao
evidéncia suficiente para afirmar que a contraindicacdo etaria da bula deixou de ser
pertinente ou que a seguranca esteja definitivamente estabelecida.

No caso concreto, a analise é particularmente relevante porque nao se trata de iniciar
uma terapia sem experiéncia prévia no paciente. Conforme a documentacao judicial, o
sirolimo vem sendo fornecido pelo menos desde agosto de 2024, e o relatério médico de
marco de 2026 descreve melhora clinica sustentada apds sua introducao.

A médica assistente informa reducao significativa da linfoproliferacdo, regressao da
esplenomegalia e estabilizacdo hematoldgica, além de auséncia de novas internagdes e de
episédios infecciosos graves. Essas observagdes sao compativeis com o principal beneficio
demonstrado na literatura, isto é, o controle da proliferacao linfocitaria ndo neoplasica.

A resposta clinica individual, quando sustentada ao longo do tempo, constitui
informagdo relevante para avaliagdo do beneficio-risco da continuidade terapéutica,
especialmente em doencas raras e diante de evidéncias predominantemente
observacionais. Entretanto, deve-se reconhecer que o relatério apresenta avaliacdo
descritiva, sem medidas seriadas de esplenomegalia, hemogramas comparativos ou outros
parametros objetivos que permitam quantificar a resposta.

Da mesma forma, a reducdo das infec¢des ndo pode ser atribuida exclusivamente ao
sirolimo, pois o paciente também utiliza azitromicina profildtica e recebe
acompanhamento especializado. O sirolimo ndo é tratamento comprovadamente capaz de
corrigir a suscetibilidade infecciosa da APDS e, por sua acdo imunossupressora, pode
aumentar o risco de determinadas infec¢des.

Outro aspecto importante é que a documentac¢do ndo descreve os niveis séricos de
sirolimo, a evolug¢do da funcdo renal e hepatica, o perfil lipidico ou outros parametros de
seguranca. A auséncia de relato de eventos adversos graves nao equivale a comprovacao
de auséncia de toxicidade. Portanto, a continuidade do tratamento deve estar vinculada a
acompanhamento especializado e monitorizacdo laboratorial periddica.

A dose de 0,15 mg/kg/dia consta do relatdrio de 2023, mas ndo ha confirmacdo de
gue corresponda a dose atual. Em crianca com crescimento ponderal e tratamento
prolongado, a dose deve ser individualizada conforme resposta, tolerabilidade, interacoes
medicamentosas e concentracdes sanguineas, quando indicadas.

Quanto as alternativas terapéuticas, o tratamento da APDS pode incluir
imunoglobulina, profilaxia antimicrobiana, manejo das complicagbes infecciosas,
imunomodulacdo, inibidores especificos de PI3K& e, em situacbes selecionadas,
transplante de células-tronco hematopoéticas. Essas abordagens possuem objetivos e
perfis de risco distintos.

O leniolisibe, inibidor seletivo de PI3K, apresenta evidéncia clinica especifica para
APDS, incluindo estudo randomizado que demonstrou redugao de linfadenopatia e
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melhora de pardmetros imunolégicos. Sua existéncia deve ser reconhecida na discussao
terapéutica atual. Entretanto, ndo foi apresentada documentacdo que comprove sua
disponibilidade efetiva, elegibilidade regulatéria e possibilidade de substituicdo imediata
no contexto assistencial brasileiro deste paciente. Também nao existem dados suficientes
para afirmar que uma troca de tratamento em crianga clinicamente estdvel produziria
beneficio superior.

O transplante de células-tronco hematopoéticas pode ser considerado em
determinadas apresentacdes graves de APDS, mas envolve riscos significativos e ndo
constitui substituto simples e universal do tratamento farmacolégico em paciente
atualmente estabilizado.

A suspensdo do sirolimo merece andlise cuidadosa. Como o medicamento atua no
controle da sinalizagdo proliferativa anormal, a interrupg¢ao pode permitir reaparecimento
das manifestacdes previamente controladas. Essa possibilidade é biologicamente plausivel
e descrita na experiéncia clinica com APDS, embora ndo seja possivel quantificar o risco
individual ou afirmar que a suspensdo necessariamente causaria complicacGes graves
imediatas.

Portanto, a literatura cientifica demonstra beneficio potencial do sirolimo no
controle da linfoproliferacdo associada a APDS, inclusive em pacientes pediatricos. A
evidéncia é predominantemente observacional, e ndo ha comprovacdao robusta de
beneficio sobre mortalidade ou preveng¢ao de neoplasias. A contraindica¢do para menores
de 13 anos permanece expressamente descrita na bula brasileira e constitui limitagdo
regulatdria importante.

No caso especifico, entretanto, existe doenca genética grave confirmada,
manifestacdes clinicas compativeis com a indicacdo estudada, histérico de complicacdes
significativas e relato de resposta sustentada durante o uso prolongado do medicamento.
Esses elementos sustentam uma avalia¢do individualizada favordvel a continuidade, desde
gue acompanhada de monitorizacdo especializada e reavaliacdo periddica do beneficio-
risco.

5.2. BENEFICIO/EFEITO/RESULTADO ESPERADO DA TECNOLOGIA:

O beneficio esperado do sirolimo é o controle da linfoproliferagdo ndo neoplasica
associada a APDS1, com reducdo de esplenomegalia e linfadenomegalias, estabilizacdo de
manifestacdes hematoldgicas relacionadas a desregula¢do imunoldgica e possivel reducdo
das complica¢cGes decorrentes da proliferacao linfocitaria.

No registro ESID de 2018, aproximadamente 76% dos pacientes avalidveis
apresentaram resposta completa ou parcial da linfoproliferacdo. Na analise retrospectiva
publicada em 2026, a resposta completa ou parcial foi observada em aproximadamente
67% dos pacientes tratados com rapamicina.
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No caso concreto, a médica assistente relata regressao da esplenomegalia, reducao
da linfoproliferacdo e estabilizacdo hematoldgica, indicando beneficio clinico individual
compativel com os resultados observados na literatura.

N3do ha evidéncia suficiente para afirmar que o sirolimo previna linfoma, elimine o
risco infeccioso ou modifique definitivamente a histéria natural da doenca.

6. CONCLUSAO
6.1. PARECER

( X ) Favoravel

() Desfavoravel

6.2. JUSTIFICATIVA:
Trata-se de paciente pediatrico de 6 anos, com APDS tipo 1 confirmada por mutacao

de ganho de funcdo em PIK3CD, apresentando histdrico de imunodeficiéncia grave desde
o periodo neonatal, infec¢des recorrentes, citopenias e linfoproliferacdo importante, com
multiplas internagdes.

A Nota Técnica n2 5395/2023 foi favordvel ao sirolimo, mas n3o discutiu
expressamente a contraindicacdo etdria e a utilizacdo fora da indicacdo aprovada. A
presente reandlise reconhece essas limitacdes regulatérias e incorpora as evidéncias
clinicas disponiveis, incluindo a experiéncia pediatrica publicada em pacientes com APDS.

A bula brasileira do Rapamune contraindica o medicamento para menores de 13
anos, sendo essa restricdo relevante e ndo afastada pela literatura. Entretanto, os estudos
especificos de APDS demonstram atividade clinica do sirolimo sobre a linfoproliferacgao,
manifestacdo predominante no caso apresentado.

O paciente recebe o medicamento pelo menos desde agosto de 2024, com relato
médico atualizado de melhora da linfoproliferacdo, regressdao da esplenomegalia,
estabilizacdo hematoldgica e auséncia de novas internagdes. Esses achados constituem
evidéncia clinica individual de beneficio, embora ainda ndo acompanhada de
documentacao laboratorial seriada suficiente para quantificacdo objetiva.

A suspensdao de tratamento aparentemente eficaz em paciente com doenca
genética grave e histérico de complicacbes significativas pode resultar em perda do
controle da linfoproliferacdo. Por outro lado, a continuidade ndo é isenta de riscos,
especialmente diante da contraindicacdo etdria, imunossupressdo e possibilidade de
toxicidade hematoldgica, renal, hepatica e metabdlica.

Dessa forma, a avaliagdo individualizada do beneficio-risco sustenta
parecer FAVORAVEL a manutengao do sirolimo, com as seguintes condigdes assistenciais:
acompanhamento regular por especialista em imunologia clinica pediatrica, avaliacdo
periddica de hemograma, fungao renal e hepatica, perfil lipidico, investigacao de
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infeccbes e monitorizacdo da exposicao ao sirolimo conforme protocolo assistencial,

além de reavaliacao da dose e da necessidade de continuidade conforme resposta e
tolerabilidade.

Recomenda-se que a equipe assistente documente objetivamente a evolucdo da

esplenomegalia, linfadenomegalias, citopenias, infeccdes e eventuais eventos adversos,
permitindo reavaliacdo periddica da pertinéncia do tratamento.

Resposta especifica aos pontos levantados pelo magistrado:

a)

b)

d)

f)

A indicacdo consta da bula da ANVISA?
N&o. O uso de sirolimo para APDS1 é fora da indicagdao aprovada.

Existe contraindicagdo etdria?
Sim. A bula brasileira de Rapamune® contraindica expressamente sua utilizagao
em menores de 13 anos. O paciente, com 6 anos, encontra-se nessa faixa etaria.

Existem evidéncias cientificas de uso em criancas com APDS?

Sim. Registros e séries observacionais incluem pacientes pediatricos e
demonstram respostas relevantes da linfoproliferacdo. Entretanto, nao eliminam
a contraindicagao regulatdéria nem estabelecem seguranga definitiva nessa idade.

O paciente apresenta beneficio com o tratamento?

Segundo o relatério médico atualizado, sim. Foram descritas reducdao da
linfoproliferacdo, regressdo da esplenomegalia, estabilizacdo hematoldgica e
auséncia de novas internagoes. Esses resultados sao clinicamente relevantes, mas
carecem de documentacao objetiva seriada para quantificagao.

A continuidade do medicamento é tecnicamente justificavel?

Sim, em carater excepcional, diante da gravidade da doenca, da resposta clinica
individual descrita e da evidéncia observacional especifica para APDS, desde que
mantida avaliacao especializada e monitorizagao rigorosa de seguranga.

A contraindicagao da bula foi afastada?

Ndo. A contraindicacdo permanece valida como informagdo regulatéria. O
parecer favoravel representa avaliagdo técnico-cientifica individualizada do
beneficio-risco, ndo altera¢do da bula nem declara¢do de seguranca irrestrita.
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Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme definicdo de urgéncia e emergéncia do CFM?

() SIM, com potencial risco de vida

() SIM, com risco de lesdo de érgao ou comprometimento de funcdo
(x ) NAO
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8. OUTRAS INFORMACOES — CONCEITOS
ANS - Agéncia Nacional de Saude Suplementar

A ANS é a agéncia reguladora do setor de planos de salude do Brasil. Tem por finalidade
institucional promover a defesa do interesse publico na assisténcia suplementar a saude,
regulando as operadoras setoriais, contribuindo para o desenvolvimento das a¢des de
saude no pais.

ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

A ANVISA é uma agéncia reguladora vinculada ao Ministério da Saude e sua finalidade é
fiscalizar a producdo e consumo de produtos submetidos a vigilancia sanitaria como
medicamentos, agrotoxicos e cosméticos. A agéncia também é responsdvel pelo controle
sanitario de portos, aeroportos e fronteiras.

CONITEC - Comiss3o Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no Sistema Unico de Satde.
A CONITEC é um 6rgao colegiado de carater permanente do Ministério da Saude, que tem
como fungdo essencial assessorar na definicdo das tecnologias do SUS. E responsével pela
avaliacdo de evidéncias cientificas sobre a avaliagdo econémica, custo-efetividade, eficacia,
a acurdcia, e a seguranca do medicamento, produto ou procedimento, e avaliacdo
econdmica: custo-efetividade.

RENAME - Relacdo Nacional de Medicamentos Essenciais

O RENAME é um importante instrumento orientador do uso de medicamentos e insumos
no SUS. E uma lista de medicamentos que reflete as necessidades prioritdrias da populag¢do
brasileira, contemplando o tratamento da maioria das patologias recorrentes do pais.

https://bvsms.saude.gov.br/bvs/publicacoes/relacao nacional medicamentos 2024.pdf

REMUME - Relacdo Municipal de Medicamentos Essenciais

A REMUME é uma lista padronizada de medicamentos adquiridos pelo municipio, norteada
pela RENAME (Relacdo Nacional de Medicamentos) que atende as necessidades de saude
prioritarias da populagdo, sendo um importante instrumento orientador do uso de
medicamentos no municipio.

PROTOCOLOS CLINICOS E DIRETRIZES TERAPEUTICAS (PCDT) - regramentos do Ministério
da Saude que estabelecem critérios para o diagndstico da doenca ou do agravo a salde; o
tratamento preconizado, com os medicamentos e demais produtos apropriados, quando
couber; as posologias recomendadas; os mecanismos de controle clinico; e o
acompanhamento e a verificacdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos
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gestores do SUS. Sdo baseados em evidéncia cientifica e consideram critérios de eficacia,
seguranca, efetividade e custo-efetividade das tecnologias recomendadas.

FINANCIAMENTO DA ASSISTENCIA FARMACEUTICA é de responsabilidade das trés esferas
de gestdo do SUS, conforme estabelecido na Portaria GM/MS n. 204/2007, os recursos
federais sao repassados na forma de blocos de financiamento, entre os quais o Bloco de
Financiamento da Assisténcia Farmacéutica, que é constituido por trés componentes:

» Componente Bdsico da Assisténcia Farmacéutica: destina-se a aquisicio de
medicamentos e insumos no ambito da Atencao Primdaria em salde e aqueles relacionados
a agravos e programas de saude especificos, inseridos na rede de cuidados deste nivel de
atengdo. O Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica (Cbaf) inclui os medicamentos
gue tratam os principais problemas e condi¢des de saude da populagdo brasileira na
Atencdo Primaria a Saude. O financiamento desse Componente é responsabilidade dos trés
entes federados. A responsabilidade pela aquisicdo e pelo fornecimento dos itens a
populacdo fica a cargo do ente municipal, ressalvadas as variacdes de organizagao
pactuadas por estados e regides de saude.

» Componente Estratégico da Assisténcia Farmacéutica: financiamento para o custeio dos
medicamentos destinados ao tratamento de patologias que, por sua natureza, possuem
abordagem terapéutica estabelecida. Este componente é financiado pelo Ministério da
Saude, que adquire e distribui os insumos a ele relacionados. O Componente Estratégico
da Assisténcia Farmacéutica (Cesaf) destina-se ao acesso dos medicamentos e insumos
destinados aos agravos com potencial de impacto endémico e as condi¢cées de saude
caracterizadas como doencas negligenciadas, que estdo correlacionadas com a
precariedade das condi¢cdes socioeconémicas de um nicho especifico da sociedade. Os
medicamentos do elenco do Cesaf sdo financiados, adquiridos e distribuidos de forma
centralizada, pelo Ministério da Saude, cabendo aos demais entes da federagao o
recebimento, o armazenamento e a distribuicdo dos medicamentos e insumos dos
programas considerados estratégicos para atendimento do SUS.

» Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica: este componente tem como
principal caracteristica a busca da garantia da integralidade do tratamento
medicamentoso, em nivel ambulatorial, de agravos cujas abordagens terapéuticas estdo
estabelecidas em Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT). Estes PCDT
estabelecem quais sdo os medicamentos disponibilizados para o tratamento das patologias
contempladas e a instancia gestora responsavel pelo seu financiamento. O Componente
Especializado da Assisténcia Farmacéutica (Ceaf) é uma estratégia de acesso a
medicamentos, no ambito do SUS, para doengas cronico-degenerativas, inclusive doencas
raras, e é caracterizado pela busca da garantia da integralidade do tratamento
medicamentoso, em nivel ambulatorial, cujas linhas de cuidado estdo definidas em
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Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) publicados pelo Ministério da Saude.
Os medicamentos que constituem as linhas de cuidado para as doencas contempladas
neste Componente estdo divididos em trés grupos de financiamento, com caracteristicas,
responsabilidades e formas de organizac¢do distintas.

A autoria do presente documento nao é divulgada, nos termos do artigo 32, §12, da Resolugao n?
479/2022, do Conselho Nacional de Justica.
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