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NOTA TECNICA N° 599/2022 - NAT-JUS/SP

1. Identificacao do solicitante

1.1. Solicitante: ||| |
1.2. Origem: 22 Vara Civel Federal de Sao Paulo — TRF3
1.3. Processo n°: 5001384-52.2022.4.03.6100

1.4. Data da Solicitacao: 25/03/2022

1.5. Data da Resposta: 04/04/2022

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 25/03/2004 — 18 anos
2.2. Sexo: feminino

2.3. Cidade/UF: Sao Paulo/SP

2.4. Historico da doenca: Fibrose Cistica — CID E84.8

3. Quesitos formulados pelo Magistrado

4. Descricdo da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: medicamento

TRIKAFTA (Elexacaftor 100 mg + Tezacaftor 50 mg + lvacaftor 75 mg;
lvacaftor 150 mg)

4.2. Principio Ativo: Elexacaftor, Ivacaftor, Tezacaftor

4.3. Registro na ANVISA: sem registro.

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

4.5. Descrever as opgdes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: lvacaftor
(Kalydeco) -Com registro ANVISA, avaliagao favoravel CONITEC; lvacaftor +
Lumicaftor (Orkambi). Com registro ANVISA, avaliacdo desfavoravel pela
CONITEC; Ivacaftor + Tezacaftor (Symdeko). Com registro ANVISA, sem

avaliacdo CONITEC; Terapia tripla (Elexacaftor + Tezacaftor + lvacaftor =
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Trikafta) esta aprovada pelo FDA, mas ainda nao pela ANVISA. Sem avaliacao
CONITEC.

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

4.7: Tratamento mensal:

4.7.1: Dose diaria recomendada: 2 comprimidos laranjas (100mg/50mg/75mg)
pela manha e um azul (150mg) a noite

4.8. Recomendacdes da CONITEC: nao avaliado

5. Discussdo e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

A fibrose cistica € uma doencga causada por mutagdes genéticas que levam a
produgao, por alguns 6rgaos, de secrecoes mais espessas do que deveriam
ser. O principal 6rgao acometido € o pulmao. A producao de muco espesso
aumenta o risco de infeccbes bacterianas de repeticdo e destruicdo do
parénquima pulmonar.

O tratamento da doenga é baseado no uso de terapias inalatérias que
objetivam fluidificar o muco, além de tratamento das infecgdes pulmonares. O
acometimento de outros 6rgaos, como o pancreas, pode levar a outras
terapias, como reposi¢ao de enzimas pancreaticas.

Na ultima década, houve o surgimento de medicagcdes novas, chamadas de
moduladoras da proteina CFTR (envolvida no mecanismo basico da doenca).
Existem quatro destas medicagcbes até o momento: Kalydeco, Symdeko,
Orkambi e Trikafta. Cada uma delas tem uma indicacdo especifica, guiada
principalmente pela mutacao genética carregada pela pessoa doente.

Trikafta € um medicamento que representa uma tripla terapia para fibrose
cistica, consistindo em elexacaftor, tezacaftor e o ivacaftor. A aprovagao pela

ANVISA ocorreu entre fevereiro e margo de 2022. Ainda nado ha parecer
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Caracteristicas de pior prognostico: nao identificadas

O valor do VEF1 esteve acima de 90% em todas as afericdes. Como podera

ser notado a seguir, por conta disso, a paciente nao configura um perfil com

potencial beneficio do medicamento.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

A bula do medicamento cita estudos designados como:

445-102: gerou a publicagao de Middleton PG et cols, 2019

445-103: gerou a publicagao de Heijerman HGM et cols, 2019

445-104: gerou a publicacao de Barry PJ et cols, 2021

445-105: representa a revisao sistematica publicada por Southern KW et
cols, 2020

445-106:gerou a publicacao de Zemanick ET et cols, 2021

Todos os estudos citados na bula representam estudos relevantes para

compreensdao do beneficio do medicamento e foram analisados para a

elaboragao deste parecer.

Uma revisao sistematica publicada pelo grupo Cochrane em 2020, tendo como

autores Southern KW et cols indica que o gendtipo desses participantes era
F508del/F508del ou F508del/MF (minima funcao). Eles incluiram 19 ensaios

































