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NOTA TECNICA NAT-JUS/SP

1. Identificacao do solicitante

1.2. Origem: 252 Vara Civel Federal de Sao Paulo
1.3. Processo n°: 0014905-62.2016.4.03.6100
1.4. Data da Solicitacédo: 18/08/2021

1.5. Data da Resposta:20/08/2021

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 24/05/1993 — 28 anos

2.2. Sexo: masculino

2.3. Cidade/UF: Sao Paulo - SP

2.4. Historico da doenca: distrofia muscular de Duchenne (DMD) (CID10-
G71) e estda em tratamento com corticoterapia e cardioprotegdo. Paciente é
cadeirante e faz uso de Bipap noturno; apresenta estabilidade de tronco e nao
apresenta comprometimento cardiaco.

Solicita Atalureno

3. Quesitos formulados pelo Magistrado

1. O medicamento pleiteado é o farmaco normalmente utilizado no
tratamento da doenga de que padece a parte autora? Ha quanto tempo o
medicamento foi incorporado a terapéutica da doenca de que padece a
parte autora e com que resultados?

Foi desenvolvido para melhora da forca muscular em pacientes com DMD e

lancado em 2014

2. O medicamento requerido encontra-se incorporado ao SUS? Se negativa
a resposta, é substituivel por outro ou outros fornecidos pelo SUS, com

eficiéncia equivalente?
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Nao ha medicamento para essa doenga no SUS. E uma moléstia progressiva

que leva a insuficiéncia respiratoria e cardiaca.

3. Havendo outros medicamentos fornecidos pelo SUS com eficiéncia
semelhante, quais as eventuais consequéncias negativas a saude da parte
autora em razao do uso do medicamento intercambiavel, que poderiam ser
evitadas pelo uso do pretendido?

N&o ha substituto no SUS.

4 Referido medicamento é considerado experimental? Possui registro na
ANVISA? Se negativa a resposta, houve pedido de registro negado pela
Anvisa? Ha pedido de registro na Anvisa em andamento?

Nao. Possui registro na Anvisa.

5. O medicamento demandado conta com registro em renomadas agéncias
reguladoras internacionais?
Na Europa, a autorizagéo para introdugédo no mercado foi concedida pela EMA

em 2014, com os rétulos “monitoramento adicional” e “aprovagao condicional”.

6. Outros esclarecimentos considerados uteis e pertinentes

4. Descricdo da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: medicamento

4.2. Principio Ativo: ATALURENO

4.3. Registro na ANVISA: 1577000010028

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

4.5. Descrever as opg¢des disponiveis no SUS/Saude Suplementar:
corticosteroides (prednisona e fosfato sédico de prednisolona), com a finalidade

de retardar a progressao da perda de forga e fungéo da musculatura esquelética;
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os inibidores da enzima de conversdo 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
sédica e varfarina sbdica), para auxiliar na funcdo 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. O tratamento padrao envolve o uso de corticoides,
com beneficios comprovados. Estudos demonstram eficacia moderada com o
tratamento com prednisona, com ganhos funcionais motor e pulmonar, além de
reducéo no inicio e evolugéo da escoliose e cardiopatia.

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

4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominagao genérica: Atalureno

4.7.2. Laboratério: PTC FARMACEUTICA DO BRASIL LTDA.

4.7.3. Marca comercial: TRANSLARNA

4.7.3. Apresentacao: 250 MG GRAN SUS OR CT 30 ENV AL

4.7 .4. Pregco maximo de venda ao Governo: R$ 32.306,81

4.7.5. Pregco maximo de venda ao Consumidor: R$ 54.852,33

4.8: Tratamento mensal:

4.8.1: Dose diaria recomendada: 500 mg manha, 500 mg almogo, 1000 mg
noite.

4.9. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos de medicamentos da
ANVISA/CMED. Referéncia agosto de 2021. Disponivel em:

https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/medicamentos/cmed/precos/capa-

listas-de-precos
4.10. Recomendagdes da CONITEC: Nao ha recomendagdo do CONITEC,

apenas monitoramento do horizonte tecnoldégico do Ataluren para doenca de

Duchenne, de dezembro de 2018, com evidéncias de melhora de alguns

sintomas da doenca.
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5. Discussio e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

Estudos evidenciam alguma melhora e retardo de progressdo da distrofia
muscular em uso do ataluren, porém nao sao resultados muito satisfatérios e
demonstram principalmente melhora da marcha dos pacientes.

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.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
O ataluren demonstrou ser bem tolerado, apresentando eventos adversos leves

ou moderado, em sua maioria.

5.3. Parecer
(x ) Favoravel

() Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada

A distrofia muscular de Duchenne nao tem cura e o seu tratamento se baseia na
terapia sintomatica. O ataluren € recomendado para o tratamento da distrofia
muscular de Duchenne em pessoas com idade igual ou superior a cinco anos,
gue conservam a capacidade da marcha.

O ataluren demonstrou ser bem tolerado em ensaio clinico, apresentando
eventos adversos leves ou moderados, em sua maioria. O NICE recomenda o
ataluren para o tratamento da distrofia muscular de Duchenne, mas reforca a
necessidade de se buscar uma relagdo custo/beneficio favoravel para o seu
financiamento, considerando a incerteza dos beneficios clinicos relevantes na

pratica clinica.
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Os beneficios clinicos do ataluren séo incertos, mas o relatério médico enviado
relata que o paciente, apesar de ja ter perdido a capacidade de marcha,
mostrou melhora de forga e mobilidade de outros grupos musculares com o uso
do ataluren. Recuperou capacidade de se manter sentado e estabilidade das
funcdes pulmonar e cardiaca.

Em vista da melhora clinica desse paciente, consideramos favoravelmente a

solicitagdo da medicacgao.

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

() SIM, com potencial risco de vida

( ) SIM, com risco de les&o de 6rgdo ou comprometimento de fungéo

( x)NAO
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Consideragées NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento nao € divulgada

por motivo de preservacgao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP



