TRIBUNAL DE JUSTICA DE SAQ PAULO

m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS
SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 1605/2022 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1 Solicitante: |
1.2. Origem: 12 Vara Federal de Botucatu — TRF3

1.3. Processo n2: 5000591-88.2020.4.03.6131

1.4. Data da Solicitacdo: 21/07/2022

1.5. Data da Resposta: 03/08/2022

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 29/09/1998 - 23 anos

2.2. Sexo: M

2.3. Cidade/UF: Botucatu/SP

2.4. Histérico da doenca: Distrofia Muscular de Ducnhenne (DMD), com mutacdo do gene
da Distrofina— CID 10 G71.0

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)

4. Descricdao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: medicamento
Translarna® (Ataluren) - 2 sachés de 250mg de manh3, 3 sachés de 250mg meio-dia e 1
saché de 125mg a noite.

4.2. Principio Ativo: ATALURENO

4.3. Registro na ANVISA: 1577000010028

4.4. 0 produto/procedimento/medicamento estd disponivel no SUS: NAO

4.5. Descrever as opgoes disponiveis no SUS/Saude Suplementar:

O tratamento da distrofia muscular é principalmente sintomatico, com fisioterapia, e
medicamentos fornecidos pelo SUS:

- corticosteroides (prednisona e fosfato sddico de prednisolona), com a finalidade de
retardar a progressao da perda de forca e funcao da musculatura esquelética;

- os inibidores da enzima de conversao da angiotensina (captopril, maleato de enalapril),
os betabloqueadores (succinato e tartarato de metoprolol, atenolol, cloridrato de
dobutamina e cloridrato de propranolol), os diuréticos (acetazolamida, espironolactona e
furosemida) e os anticoagulantes (heparina sddica e varfarina sddica), para auxiliar na
funcdo cardiovascular;
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- e 0 antagonista dos receptores histaminicos H2 (cloridrato de ranitidina), para os
pacientes com refluxo gastroesofagico, por meio do Componente Bdasico da Assisténcia
Farmacéutica (Relatério da CONITEC, 2017).

O tratamento padrdo envolve o uso de corticéides, com beneficios comprovados. Estudos
demonstram eficacia moderada com o tratamento com prednisona, com ganhos funcionais
motor e pulmonar, além de reducdo no inicio e evolucdo da escoliose e cardiopatia.

4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: NAO

4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominagao genérica: ATALURENO

4.7.2. Laboratdrio: PTC FARMACEUTICA DO BRASIL LTDA.

4.7.3. Marca comercial: TRANSLARNA

4.7.4. Apresentagao:

- 250 MG GRAN SUS OR CT 30 ENV AL

- 125 MG GRAN SUS OR CT 30 ENV AL

4.7.5. Preco maximo de venda ao Governo:

- Sachés de 250mg: RS 25.525,77

- Sachés de 125mg: RS 18.431,10

4.7.6. Preco maximo de venda ao Consumidor:

- Sachés de 250 mg (30 envelopes): RS 62.526,87

- Sachés de 125mg (30 envelopes): RS 31.263,43

4.8. Tratamento mensal:

4.8.1. Dose diaria recomendada: 2 sachés de 250mg de manh3, 3 sachés de 250mg meio-
dia e 1 saché de 125mg a noite.

4.8.2. Preco maximo dose mensal de venda ao Governo: RS 146.059,95

4.8.3. Preco maximo dose mensal de venda ao Consumidor: RS 343.897,78

4.9. Fonte do custo da tecnologia: Lista de pregos de medicamentos da ANVISA/CMED.
Referéncia julho de 2022. Disponivel em: https://www.gov.br/anvisa/pt-

br/assuntos/medicamentos/cmed/precos/capa-listas-de-precos
4.10. Recomendacdes da CONITEC: Nao ha recomendacdao do CONITEC, apenas
monitoramento do horizonte tecnolégico do Atalureno para doenca de Duchenne, de

dezembro de 2018, com evidéncias de melhora de alguns sintomas da doenca:
“Abordagens para o tratamento especifico da DMD também estao sendo exploradas,
tornando o panorama terapéutico para criangas mais promissor. Entre essas abordagens
esta o medicamento oral atalureno (Translarna®), que atua na leitura de cédons de parada
introduzidos prematuramente por mutacdes sem sentido (nonsense) — presentes em 10-
15% dos pacientes com DMD. Através desse mecanismo, o medicamento permite a
producdo de maiores quantidades de distrofina funcional.”
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O atalureno recebeu registro na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa) em abril
de 2019 (Registro: 15770000) e seu uso foi aprovado para pacientes pediatricos com idade
a partir de 5 anos, deambulantes, do sexo masculino, com DMD resultante de uma mutacao
nonsense no gene da distrofina. Em 2021 o uso foi ampliado para criancas com mais de 2
anos.”

5. Discussao e Conclusdo

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

Estudos evidenciam alguma melhora e retardo de progressao da distrofia muscular em uso
do Ataluren, porém ndo sao resultados muito satisfatérios e demonstram principalmente
melhora da marcha dos pacientes. O ataluren demonstrou ser bem tolerado, apresentando
eventos adversos leves ou moderado, em sua maioria.

O estudo Stride com Ataluren mostra alguma melhora em func¢do cardiaca dos pacientes
comparado ao tratamento convencional sozinho, porém os achados ndo foram
estatisticamente significantes.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
Melhora da marcha e retardo na evolucdo da distrofia dos pacientes.

5.3. Parecer
() Favoravel
( X ) Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada:

O Ataluren é recomendado para o tratamento da distrofia muscular de Duchenne em
pessoas com idade igual ou superior a cinco anos, que conservam a capacidade da marcha.
Essa recomendacdo da ANVISA foi ampliada, em 2021 para criangas com mais de dois anos.
A distrofia muscular de Duchenne nao tem cura e o seu tratamento se baseia na terapia
sintomdtica. O Ataluren é recomendado para o tratamento da distrofia muscular de
Duchenne em pessoas com idade igual ou superior a cinco anos, que conservam a
capacidade da marcha. O ataluren demonstrou ser bem tolerado no ensaio clinico,
apresentando eventos adversos leves ou moderado, em sua maioria. O NICE recomenda o
ataluren para o tratamento da distrofia muscular de Duchenne, mas reforca a necessidade
de se buscar uma relacdo custo/beneficio favoravel para o seu financiamento,
considerando a incerteza dos beneficios clinicos relevantes na pratica clinica.
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A maior parte dos estudos feitos sobre Ataluren e distrofia muscular de Duchenne, avaliam
marcha e capacidade pulmonar, e varios estudos mostram boa tolerabilidade do
medicamento e eficdcia promissora em retardar a deterioragao da doenga.

Quando os sintomas e a deterioragdo muscular ja estd instalada ha tempos, os estudos
sugerem melhora, mas nao tem resultados estatisticamente significantes e a avaliacdo do
ritmo de deterioracdo ndo é conclusivo.

As datas de inicio dos sintomas, da diminuicdao da capacidade pulmonar ou diminuicdo da
forca miocdrdica parecem ser importantes para determinar essa melhora ou diminuicdo da
progressdo da doenca. Ndao temos esses dados no relatério médico. Pela falta de eficdcia
clara do medicamento no quadro do paciente em questdo, consideramos
desfavoravelmente a solicitagao.

Justifica-se a alegacao de urgéncia, conforme definicdo de urgéncia e emergéncia do CFM?
() SIM, com potencial risco de vida

() SIM, com risco de lesdo de érgdao ou comprometimento de funcdo

(X)NAO
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5.6. Outras Informacdes:
Consideragdes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento ndo é divulgada por motivo

de preservacgao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP
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