PODER JUDICIARIO

= ™= TRIBUNAL DE JUSTICA DO ESTADO DE SAO PAULO
—_— SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS - SGP

SUPERVISAO DE SERVIGO MEDICO - 5.5.1
Rua Bela Cintra, n°® 151 — 10° Andar — Sala 182 - Consolagédo — Sao Paulo — Capital
CEP 01415-001 - Fones: 3256-3394 / 3258-9084

NOTA TECNICA N° 1286/2021 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Origem: 22 Vara Federal de Piracicaba — TRF3
1.3. Processo n°: 5003062-12.2021.4.03.6109

1.4. Data da Solicitagdo: 28/09/2021

1.5. Data da Resposta: 05/10/2021

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 03/08/2017 — 04 anos
2.2. Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Tieté/SP

2.4. Histoérico da doenca: Distrofia muscular tipo Duchenne — CID G71.0

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

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: medicamento

Exondys 51

4.2. Principio Ativo: ETEPLIRSEN

4.3. Registro na ANVISA: Nao

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

4.5. Descrever as opgbes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: Dentre os
possiveis medicamentos disponibilizados pelo SUS para o tratamento
sintomatico das manifestagbes da DMD, encontram-se os corticosteroides
(prednisona e fosfato soédico de prednisolona), com a finalidade de retardar a
progresséo da perda de forga e fungdo da musculatura esquelética; os inibidores

da enzima de conversdao da angiotensina (captopril, maleato de enalapril,
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succinato e tartarato de metoprolol), os betabloqueadores (atenolol, cloridrato de
dobutamina e cloridrato de propranolol), os diuréticos (acetazolamida,
espironolactona e furosemida) e os anticoagulantes (heparina sédica e varfarina
sédica), para auxiliar na funcéo cardiovascular, e o antagonista dos receptores
histaminicos H2 (cloridrato de ranitidina), para os pacientes com refluxo
gastroesofagico, por meio do Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica
Terapias de suporte como fisioterapia, fornecimento de Oérteses, cadeiras de
rodas e ventiladores mecanicos para uso em domicilio

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

4.7.1. Denominagé&o genérica: ETEPLIRSEN

4.7.2. Laboratoério: SAREPTA THERAPEUTICS

4.7.3. Marca comercial: EXONDYS 51

4.7.3. Apresentagéo:

50 MG/ML SOL INJ IV CT FAVD TRANS X 2 ML

50 MG/ML SOL INJ IV CT FA VD TRANS X 10 ML

4.7.4. Preco maximo de venda ao Governo: ndo adquirido

4.7.5. Preco 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: 30 mg/kg 1 vez por semana.

4.9. Fonte do custo da tecnologia: Disponivel em https://www.drugs.com/price-
guide/exondys-51. Consulta em 05/10/2021.

4.10. Recomendacdes da CONITEC: Nao avaliado

5. Discussio e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:
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Segundo o relatorio, o paciente tem 4 anos de idade e possui distrofia muscular
de Duchenne (DMD) com dele¢éo dos éxons 48 a 50.

Para a elaboragédo deste parecer foram pesquisadas publicagcdes originais na
base de dados PubMed e ClinicalTrials. As referéncias bibliograficas dos artigos
também foram pesquisadas para que outras publicagbes originais clinicas
fossem encontradas. Metanalises e revisbes sistematicas também foram
utilizadas.

A plataforma ClinicalTrials.gov permite o cadastro de ensaios clinicos que estéo
sendo planejados e realizados em todo o mundo. A procura pelos termos
“‘Duchenne” e “Eteplirsen” encontrou 11 resultados na plataforma.

Desses 11 resultados: 2 estudos estdo cadastrados como “Enroling by
invitation”; 1 estudo esta cadastrado como “Active, not recruiting”; os demais
estdo classificados como “Completed”. As paginas dos 3 estudos ainda néo
completados também foram acessadas em busca por referéncias para

elaboracao desse documento.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

Os estudos realizados incluem pacientes com DMD em diferentes idades
pediatricas e com pesquisa genética confirmando as dele¢cbes dos éxons 48 a
50. Apesar disso, diferentes desfechos e tempos de seguimento foram utilizados,
e os tamanhos amostrais foram muito pequenos — totalizando cerca de 100
pacientes.

Os ensaios clinicos ndo permitem compreender a eficacia do medicamento na
funcionalidade, tempo de sobrevida, impacto na qualidade de vida ou custo-

efetividade.

5.3. Parecer
() Favoravel

( X ) Desfavoravel
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5.4. Conclusao Justificada:
O medicamento foi pouco estudado e ha grande grau de incerteza sobre seu
papel em parametros clinicos de ganho de funcionalidade, tempo de sobrevida

ou impacto na qualidade de vida.

Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme definicdo de urgéncia e
emergéncia do CFM?

() SIM, com potencial risco de vida

() SIM, com risco de lesao de 6rgdo ou comprometimento de funcéo

( X )NAO
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5.6. Outras Informacdes:

Consideragoes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento néo é divulgada

por motivo de preservacgao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP



