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NOTA TECNICA 252/2022 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. Solicitante: || lEIEGNNEE
1.2. Origem: 252 Vara Civel Federal de Sao Paulo

1.3. Processo n°: 5030460-58.2021.4.03.6100

1.4. Data da Solicitacéo: 14/04/2022

1.5. Data da Resposta: 21/02/2022

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 26/12/1985 — 36 anos

2.2. Sexo: feminino

2.3. Cidade/UF: Sao Paulo / SP

2.4. Histérico da doenca: Fibrose Cistica (E84.4) - A paciente apresenta a
mutacdo DelF508, a mais frequente das mutacdes genéticas no gene CFTR
(regulador de condutancia transmembrana da fibrose cistica), tendo seu médico
assistente prescrito o medicamento TRIKAFTA, que consiste na tripla

associacgao de trés farmacos, a saber: elexacaftor, tezacaftor e ivacaftor.

3. Quesitos formulados pelo Magistrado

3.1. O medicamento requerido é o farmaco normalmente utilizado no
tratamento da doenca de que padece o autor? Ha quanto tempo o
medicamento passou a fazer parte da terapéutica da doenga em questao e
com que resultados?

O tratamento habitual da doenca se da por meio de terapéuticas de suporte.
Trikafta € um medicamento mais recentemente desenvolvido.

3.2. Trata-se de medicamento experimental?

N3o.
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3.3. O medicamento tem registro na Anvisa? Houve pedido de registro nao
apreciado? Se sim, desde quando pende de apreciagao? Houve recusa de
registro pela Anvisa?

Por favor, ler a seguir.

3.3. O medicamento requerido esta incorporado ao SUS? Se negativa a
resposta, esclarecer se houve proposta de incorporagao (nao acatada) ou
de ndo-incorporagao?

Por favor, ler a seguir.

3.4. O SUS oferece alternativa de tratamento? Qual?

O SUS oferece terapias de suporte para a doenca.

3.5. Havendo outros medicamentos fornecidos pelo SUS com eficiéncia
semelhante, quais as eventuais consequéncias negativas a saude do autor
em razido do uso do medicamento intercambiavel, que poderiam ser
evitadas pelo uso do pretendido?

Nao existem medicamentos similares oferecidos pelo SUS.

4. Descricao da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: medicamento — Trikafta

4.2. Principio Ativo: elexacafor + tezacaftor + ivacaftor

4.3. Registro na ANVISA: sem registro.

4 4. O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: n&o

4.5. Descrever as opgodes disponiveis no SUS/Saude Suplementar:

lvacaftor (Kalydeco) -Com registro ANVISA, avaliagdo favoravel CONITEC,;
lvacaftor + Lumicaftor (Orkambi). Com registro ANVISA, avaliagdo desfavoravel
pela CONITEC;

lvacaftor + Tezacaftor (Symdeko). Com registro ANVISA, sem avaliagcdo
CONITEC;

Terapia tripla (Elexacaftor + Tezacaftor + lvacaftor = Trikafta) esta aprovada pelo
FDA, mas ainda nao pela ANVISA. Sem avaliacao CONITEC.
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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: n&o avaliado

5. Discussao e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

A fibrose cistica é uma doenca causada por mutagdes genéticas que levam a
produgédo, por alguns orgéaos, de secregdes mais espessas do que deveriam ser.
O principal 6rgao acometido é o pulmao. A producéo de muco espesso aumenta
o risco de infecgbes bacterianas de repeticdo e destruicdo do parénquima
pulmonar.

O tratamento da doenca € baseado no uso de terapias inalatorias que objetivam
fluidificar o muco, além de tratamento das infec¢cdes pulmonares. O
acometimento de outros 6rgaos, como o pancreas, pode levar a outras terapias,
como reposi¢cao de enzimas pancreaticas.

Na ultima década, houve o surgimento de medicacdes novas, chamadas de
moduladoras da proteina CFTR (envolvida no mecanismo basico da doenca).
Existem quatro destas medicacdes até o momento: Kalydeco, Symdeko,
Orkambi e Trikafta. Cada uma delas tem uma indicagcdo especifica, guiada
principalmente pela mutacdo genética carregada pela pessoa doente (1).
Entretanto, trata-se de medicacdo ainda sem registro na ANVISA. De acordo
com artigo publicado no site Unidos Pela Vida (2), a empresa Vertex
Pharmaceuticals, produtora da medicacao, solicitou o registro na ANVISA no dia
26/03/2021. A partir deste momento, a agéncia tem 90 dias para conceder o
registro e a medicacao poder ser comercializada no pais, de acordo com a Lei n°
13.411, de 28 de dezembro de 2016 (3). O fornecimento, pelo Estado, de
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medicamentos sem registro na ANVISA, de acordo com o entendimento do STF
(4), 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 de
medicamento por decisao judicial.

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

(i) a existéncia de pedido de registro do medicamento no Brasil (salvo no caso
de medicamentos orfaos para doencas raras e ultrarraras);

(i) a existéncia de registro do medicamento em renomadas agéncias de
regulacéo no exterior; e

(iif) a inexisténcia de substituto terapéutico com registro no Brasil.

As acbes que demandem fornecimento de medicamentos sem registro na
ANVISA deverao necessariamente ser propostas em face da Unido.

O item 3 deste entendimento deixa claro que a concessao judicial sem registro
sanitario tem como pré-requisito mora irrazoavel da ANVISA em apreciar o

pedido (prazo superior ao previsto na Lei n°® 13.411/2016).

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

da funcdo pulmonar e menor taxa de sintomas e exacerbacgdes respiratorias

(1)(5).

5.3. Parecer
() Favoravel

( X ) Desfavoravel
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5.4. Concluséo Justificada:
A terapia tem evidéncia de beneficios para casos como o do paciente.
Entretanto, neste momento nao se justifica a liberagcdo de uma medicagdo sem

registro sanitario, conforme exposto acima.

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 6rgéo ou comprometimento de funcao

( 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.
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Equipe NAT-Jus/SP



