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NOTA TECNICA 678/2021 NAT-JUS/ISP

1. Identificagdo do solicitante

1.1. solicitante: || | | |
1.2. Origem: TRF-3

1.3. Processo n®: 5013134-85.2021.4.03.6100
1.4. Data da Solicitacdo: 24/06/2021

1.5. Data da Resposta:07/07/2021

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 14/10/2014 — 6 anos

2.2 Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Sao Paulo/ SP

2.4, Historico da doenca: DISTROFIA MUSCULAR DE DUCHENNE (DMD)
Solicita Exondys 51

3. Quesitos formulados pelo Magistrado

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: medicamento

Exondys 51 (Eteplirsen)

4.2. Principio Ativo: ETEPLIRSEN

4.3. Registro na ANVISA: Nao

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

4.5, Descrever as opgdes disponiveis no SUS/Sadde Suplementar: Dentre os
possiveis medicamentos disponibilizados pelo SUS para o fratamento
sintomatico das manifestacdes da DMD, encontram-se os corlicosteroides
(prednisona e fosfato sddico de prednisolona), com a finalidade de retardar a

progressao da perda de forga e fungdo da musculatura esquelética; os inibidores
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da enzima de conversdo da angiotensina (captopril, maleato de enalapril,
succinato e tartarato de metoprolol), os betablogueadores (atenolol, cloridrato de
dobutamina e cloridrato de propranclol), os diuréticos (acetazolamida,
espironolactona e furosemida) e os anticoagulantes (heparina sodica e varfarina
sodica), para auxiliar na funcdo cardiovascular, e o antagonista dos receptores
histaminicos HZ2 (cloridrato de ranitidina), para os pacientes com refluxo
gastroesofagico, por meio do Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica
Terapias de suporte como fisioterapia, fornecimento de drteses, cadeiras de
rodas e ventiladores mecanicos para uso em domicilio

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

4.7.1. Denominacgdo generica: ETEPLIRSEN

4.7.2. Laboratdrio: SAREPTA THERAPEUTICS

4.7.3. Marca comercial: EXONDYS 51

4.7.3. Apresentacao:

50 MG/ML SOL INJ IV CT FA VD TRANS X 2 ML

50 MG/ML SOL INJ IV CT FAVD TRANS X 10 ML

4.7 .4, Preco maximo de venda ao Governo: nao adquirido

4.7.5. Prego maximo de venda ao Consumidor:

2 milliliters: US$ 1,679.90

10 milliliters: US$ 8,361.50

4.8: Tratamento mensal:

4.8.1: Dose diaria recomendada: (780 mg) 30 mg/kg 1 vez por semana.

4.9. Fonte do custo da tecnologia: Disponivel em https:{iwww.drugs.com/price-
guidelexondys-51. Consulta em 06/07/2021.

4.10. Recomendagdes da CONITEC: Nao avaliado

5. Discussdo e Conclusio

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia:
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Um estudo de 2013, aberto, randomizado, com apenas 12 pacientes com
Distrofia Muscular de Duchene (DMD) e mutacdes no exon 51 comparou o uso
de eteplirsen com o uso de placebo. Este estudo mostrou um aumento de fibras
musculares com presenga de distrofina e uma melhora da capacidade de
caminhar de 67,3 metros no teste de caminhada de 6 minutos.

Qutro estudo publicado em 2016, comparou pacientes comparou pacientes gque
foram tratados com eteplirsen a pacientes de controle historico (pacientes
tratados antes dos que usaram eteplirsen) mostrando um ganho médio de 151m
no teste de caminhada de 6 minutos.

Outro estudo de 2018 avaliou a deterioracdo da fun¢do pulmonar em 12
pacientes com DMD, e comparou essa deterioragdo com os dados do United
Dystrophinopathy Project (UDP), sugerindo uma diminuigdo discreta da perda de
funcao pulmonar.

QOutro estudo avaliou 2 pacientes internados com DMD com 10 pacientes
ambulatoriais com DMD. Esse estudo mostrou que apesar da perda da
capacidade de deambulacdo ser acelerada nestes doentes, a evolugcdo da
funcao cardiaca e pulmonar foram iguais aocs dos pacientes ambulatoriais.
Importante dizer que nesses estudos, os 12 pacientes estudados eram guase
sempre 0s mesmo e 0s desenhos dos estudos associados ao baixo numero de
pacientes estudados conferem alto risco de viés ao resultado dos mesmos.
Consenso Brasileiro de Distrofia Muscular de Duchene de 2017 coloca o
eteplirsen como perspectiva de drogas futuras, baseado nos estudos elencados
acima, sem uma recomendagao formal para o seu uso. Ressalta ainda que tal
medicacao recebeu uma aprovagdo acelerada do FDA (Food and Drugs
Administration - EUA), mas n&o recebeu aprovacdo do EMEA (European

Medicines Agency).

5.2. Beneficiofefeito/resultado esperado da tecnologia:
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Diminuigao da progressao da piora da fungao motora, respiratoria e cardiaca em

pacientes com DMD

5.3. Parecer

( ) Favoravel

( X ) Desfavoravel

5.4. Conclus@o Justificada:

Conforme explicitado pela analise da literatura, ndo ha literatura consistente
revelando beneficios clinicos do uso de eteplirsen em pacientes com DMD e

defeito no exon 51.
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Consideragoes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento nao € divulgada

por motivo de preservacao do sigilo.
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