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NOTA TECNICA 1127/2021 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Origem: 232 Vara Civel Federal de Sdo Paulo — TRF3
1.3. Processo n°: 5016211-05.2021.4.03.6100

1.4. Data da Solicitacédo: 03/09/2021

1.5. Data da Resposta:10/09/2021

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 19/07/1996 — 25 anos
2.2 Sexo: Masculino

2.3. Cidade/UF: Sao Paulo/SP

2.4. Histérico da doenca: Fibrose Cistica - CID E84.8
Solicita TRIKAFTA de 100mg/50mg/75mg e 150mg

3. Quesitos formulados pelo Magistrado

O(s) medicamento(s) requerido(s) é(sdo) o(s) farmaco(s) normalmente
utilizado(s) no tratamento da doenca de que padece o(a) autor(a)? Ha
quanto tempo o medicamento foi incorporado a terapéutica da doencga de
que padece o(a) autor(a) e com que resultados?

Favor vide item 5.1

O(s) medicamento(s) pleiteado(s) é(sdo) fornecido(s) pelo SUS? Houve
estudo de sua inclusao nas listas do SUS? Ele(s) é(sao) substituivel(is) por
outro(s) fornecido(s) pelo SUS, com eficiéncia equivalente?

Ndo, nao esta disponivel. E ndo existe outro medicamento com eficacia
equivalente no SUS.

Havendo outros medicamentos fornecidos pelo SUS com eficiéncia

semelhante, quais as eventuais consequéncias negativas a saude da
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autora em razao do uso do medicamento intercambiavel, que poderiam ser
evitadas pelo uso do farmaco pretendido?

Vide pergunta anterior.

Referido medicamento é considerado experimental? Possui registro na
Anvisa?

N&o, nao possui registro na ANVISA.

Se negativa a resposta, ha pedido de registro em andamento na Anvisa?
Sim, no final de marco de 2021.

Ha registro do medicamento em renomadas agéncias estrangeiras? Quais?
FDA.

O(s) farmaco(s) pleiteado(s) é(sdo) considerado(s) medicamento(s) orfao(s)
para tratamento de doengas raras ou ultrarraras? Explicar

Sim, os medicamentos oOrfaos sao produtos meédicos destinados a prevencéo,
diagndstico ou tratamento de doengas muito graves ou que constituem um risco
para a vida e que sao raras. Estes medicamentos sdao denominados “6rfaos”
porque, em condi¢cdes normais de mercado, a industria farmacéutica tem pouco
interesse em desenvolver e comercializar medicamentos destinados apenas a

um pequeno numero de doentes.

4. Descricido da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: medicamento

TRIKAFTA de 100mg/50mg/75mg e 150mg

4.2. Principio Ativo: Elexacaftor, lvacaftor, 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: Ivacaftor
(Kalydeco) -Com registro ANVISA, avaliacao favoravel CONITEC; Ivacaftor +
Lumicaftor (Orkambi). Com registro ANVISA, avaliacdo desfavoravel pela
CONITEC; Ivacaftor + Tezacaftor (Symdeko). Com registro ANVISA, sem
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avaliacdo CONITEC; Terapia tripla (Elexacaftor + Tezacaftor + lvacaftor =
Trikafta) estd aprovada pelo FDA, mas ainda nédo pela ANVISA. Sem avaliagao
CONITEC.

4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: ndo 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. Recomendac¢des da CONITEC: ndo avaliado

5. Discussao e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

A fibrose cistica € uma doenca rara que resulta na formagéo de muco espesso
que se acumula nos pulmbes, no trato digestivo e em outras partes do
organismo. Isso leva a graves problemas respiratérios e digestivos, bem como a
outras complicagbes como infec¢des e diabetes. A fibrose cistica € causada por
uma proteina defeituosa que resulta de mutagbes no gene CFTR. Embora
existam cerca de 2.000 mutacgbes conhecidas do gene CFTR, a mais comum ¢é a
mutacao Delta F508.

Trikafta € uma combinagao de trés drogas que tem como alvo a proteina CFTR
defeituosa. Ele ajuda a proteina produzida pela mutagcdo do gene CFTR a
funcionar de maneira mais efetiva. As terapias disponiveis atualmente que tém
como alvo a proteina defeituosa sao opgbes de tratamento para alguns
pacientes com fibrose cistica, mas muitos pacientes tém mutac¢des nao elegiveis
para tratamento. Trikafta € o primeiro tratamento aprovado que é efetivo para
pacientes com fibrose cistica com 12 anos de idade ou mais com pelo menos
uma mutacao Delta F508, que afeta 90% da populacdo com fibrose cistica ou
cerca de 27.000 pessoas nos Estados Unidos.

A eficacia de Trikafta em pacientes com fibrose cistica com idades de 12 anos

ou mais foi demonstrada em dois estudos. O primeiro foi um estudo de 24
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semanas, randomizado, duplo-cego, controlado por placebo em 403 pacientes
que tinham uma mutacdo F508del e uma mutagdo no segundo alelo, o que
resulta na auséncia da proteina CFTR ou em uma proteina CFTR que nao
responde a ivacaftor ou tezacaftor/ivacaftor isolados. O segundo foi um estudo
de quatro semanas, randomizado, duplo-cego, de controle ativo em 107
pacientes que tinham duas muta¢des F508del idénticas.

Trikafta esta aprovado para pacientes com fibrose cistica com 12 anos ou mais
que tenham pelo menos uma mutacdo Delta F508 no gene regulador da
condutancia transmembrana da fibrose cistica (CFTR) que, segundo estimativas,
representa cerca de 90% da populacdo com fibrose cistica. Contudo, para o
Brasil, ele ainda precisa ser aprovado pela ANVISA — Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria, para entdo poder ser submetido a apreciacdo da Comissao
Nacional de Incorporacdo de Novas Tecnologias no SUS (CONITEC), e entao,
se incorporado, estar disponivel no SUS.

O fornecimento pelo estado, de medicamentos sem registro na ANVISA de
acordo com entendimento da STF, s6 pode ocorrer em casos excepcionais:

- O estado n&o pode ser obrigado a fornecer medicamentos experimentais.

- A auséncia de registro na ANVISA impede, como regra geral, o fornecimento
por decisao judicial.

- E possivel, excepcionalmente, a concessdo judicial de medicamentos sem
registro sanitario, em caso de mora irrazoavel da ANVISA em apreciar o pedido
(prazo superior ao previsto na Lei 13.411/2016) quando preenchidos trés
requisitos:

- A existéncia de pedido de registro do medicamento no Brasil (salvo no caso de
medicamentos 6rfaos para doencgas rara e ultrarraras),

- A existéncia de registro do medicamento em renomadas agencias de regulagao
exterior, e

- A inexisténcia de substituto terapéutico com registro no Brasil.
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De acordo com o artigo publicado no site Unidos pela vida, a empresa Vertex
Pharmaceuticals, produtora de medicacao, solicitou o registro na ANVISA no dia
26/03/2021. A partir desde momento, a agéncia tem 90 dias para conceder o
registro e a medicag¢ao pode ser comercializada no pais, de acordo com a Lei n
13.411, 28 de dezembro de 2016.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
A terapia tem como principais beneficios 0 ganho em qualidade de vida, melhora

da fungado pulmonar e menor taxa de sintomas e exacerbacdes respiratorios.

5.3. Parecer
( X ) Favoravel

() Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada:

A terapia em questao tem evidéncia na literatura de beneficios para casos como
o do paciente. No item 5.1 deste entendimento lembramos que a concessao
judicial para drogas sem registro na ANVISA teria como pré-requisito mora
irrazoavel da ANVISA em apreciar o pedido, (prazo superior ao previsto por Lei n
13.411/2016). No caso em questdo, o prazo da agéncia ja concluiu (Iniciado no

final de marco de 2021), e a concessao por via judicial seria possivel.

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

() SIM, com potencial risco de vida

() SIM, com risco de lesédo de 6rgao ou comprometimento de fungao

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

por motivo de preservagao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP



