TRIBUNAL DE JUSTICA DE SAO PAULO
m SECRETARIA DE GESTAO DE PESSOAS
SGP 5 — Diretoria da Saude

NOTA TECNICA N2 994/2022 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Origem: 22 Vara Civel Federal de Sao Paulo — TRF3

1.3. Processo n2: 5003004-70.2020.4.03.6100
1.4. Data da Solicitagdo: 17/05/2022
1.5. Data da Resposta: 30/05/2022

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 03/10/2006 — 15 anos
2.2.Sexo: M

2.3. Cidade/UF: S3o Paulo/SP

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

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

4. Descricdao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: medicamento

Symdeko

4.2. Principio Ativo: IVACAFTOR;TEZACAFTOR

4.3. Registro na ANVISA: 1382300030011

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

4.5. Descrever as opgdes disponiveis no SUS/Satde Suplementar:

Ivacaftor (Kalydeco) -Com registro ANVISA, avaliagado favoravel CONITEC;

Ivacaftor + Lumicaftor (Orkambi). Com registro ANVISA, avaliacdo desfavordvel pela
CONITEG;

Ivacaftor + Tezacaftor (Symdeko). Com registro ANVISA, sem avaliacdo CONITEC;
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Terapia tripla (Elexacaftor + Tezacaftor + Ivacaftor = Trikafta) estd aprovada pelo FDA e
ANVISA. Sem avaliacdo CONITEC.

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

4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominacao genérica: IVACAFTOR;TEZACAFTOR

4.7.2. Laboratério: VERTEX FARMACEUTICA DO BRASIL LTDA.

4.7.3. Marca comercial: SYMDEKO

4.7.3. Apresentacdo: (100 + 150) MG COM REV + 150 MG COM REV CT BL AL PLAS
PVC/ACLAR TRANS X 28+28

4.7.4. Preco maximo de venda ao Governo: RS 77.818,61

4.7.5. Preco maximo de venda ao Consumidor: RS 132.124,86

4.8: Tratamento mensal:

4.8.1: Dose didria recomendada: 1 comp amarelo pela manh3, e 1 comp azul a noite

4.9. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos de medicamentos da ANVISA/CMED.

Referéncia maio de 2022. Disponivel em: https://www.gov.br/anvisa/pt-

br/assuntos/medicamentos/cmed/precos/capa-listas-de-precos

4.10. Recomendagdes da CONITEC: o Plendrio da Conitec em sua 1052 Reunido Ordinaria
no dia 09 de fevereiro de 2022 deliberou que a matéria fosse disponibilizada em Consulta
Publica com recomendagao preliminar desfavoravel a incorporagao no SUS de tezacaftor-
ivacaftor no tratamento de pacientes com fibrose cistica (FC) com 12 anos de idade ou mais
gue tenham duas cdpias da mutagdao F508del, ou que tenham uma cépia da mutagao
F508del e pelo menos uma das seguintes mutacdes no gene da FC: P67L, D110H, R117C,
L206W, R352Q, A455E, D579G, 711+3A->G, S945L, S977F, R1070W, D1152H, 2789+5G A,
3272-26A->G, e 3849+10kbC-T, foi considerada que ha fragilidade na evidéncia cientifica

apresentada e elevado impacto orgamentario. Foi disponibilizado para consulta publica.

5. Discussdo e Conclusdo

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

e
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5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

A fibrose cistica é uma doenca causada por mutagcdes genéticas que levam a producdo, por
alguns orgaos, de secregcdes mais espessas do que deveriam ser. O principal 6rgao
acometido é o pulmdo. A producdo de muco espesso aumenta o risco de infeccdes
bacterianas de repeticao e destruicao do parénquima pulmonar.

O tratamento da doenca é baseado no uso de terapias inalatdrias que objetivam fluidificar
0 muco, além de tratamento das infec¢des pulmonares. O acometimento de outros érgaos,
como o pancreas, pode levar a outras terapias, como reposi¢cao de enzimas pancreaticas.
Na ultima década, houve o surgimento de medicagdes novas, chamadas de moduladoras
da proteina CFTR (envolvida no mecanismo bdsico da doenca). Existem quatro destas
medicacdes até o momento: Kalydeco, Symdeko, Orkambi e Trikafta. A medicacao
solicitada foi a Symdeko composta por Tezacaftor — lvacaftor utilizada em pacientes com a
presenca da mutagdao Phe508del. Outras mutagcdes como a 2789+5G>A também sao
elegiveis para essa terapia

Os grandes ensaios clinicos randomizados publicados na revista New England Journal of
Medicine no ano de 2017 que envolveram o uso dessa medicacdao possuem como desfecho
primario parametros da prova de fungao pulmonar, isto é, valores de um exame que
refletem capacidade pulmonar. Ambos estudos foram positivos para melhora de
capacidade respiratdria em uso por 8 a 24 semanas. Os desfechos secundarios do estudo
que devem ser interpretados com muita cautela do ponto de vista metodoldgico sugerem
beneficio de qualidade de vida e redugdo de exacerbagdes infecciosas. Ambos estudos nao
analisaram diferenca quanto a sobrevida dado breve periodo de seguimento, levando a
episddios de pancreatite aguda e a insuficiéncia pancreatica exdcrina.

Disfungao pancredtica é uma das manifestagdes cldssicas da fibrose cistica. A diminuigao
do fluxo de secregdes leva a muco espesso e obstrugdes ao fluxo, com episddios de
pancreatite e eventualmente com insuficiéncia pancreatica exdcrina. Em criancas com mais
de 6 anos, o uso de tezacaftor+ivacaftor em ensaios de curta duragdo ndo mostraram
melhora. O uso continuo de ivacaftor mostrou melhora da insuficiéncia pancreatica em 7

de 17 criancas estudadas por varios anos.
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Medicacdo aprovada pela ANVISA, porém ainda ndo avaliada pela CONITEC. Deve-se

considerar que a medicacdao dual Lumacaftor-lvacaftor ja foi avaliada pela CONITEC e foi

optado por ndo incorporacao ao SUS, considerando resultados clinicos discretos com

impacto or¢gamentario significativo.

5.3. Parecer

( X) Favoravel

(

) Desfavoravel

5.4. Conclusdo Justificada:

A medicacdo pleiteada ndo tem aprovacao pela CONITEC. Tem alto custo e os resultados

em ensaios clinicos ndo sdo muito alentadores. Ao mesmo tempo, ha o relato médico

sugerindo uma grande melhora clinica do paciente com o uso da medicagdo. Frente a essa

constatacdo, torna-se vidvel o uso da medicacao para esse paciente em especial.

5.4. Conclusdo Justificada:

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 6rgdao ou comprometimento de fungao

( x ) NAO
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5.6. Outras Informacdes:
Consideragdes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento nao é divulgada por motivo
de preservacao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP
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