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NOTA TECNICA 80/2021 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.1. Solicitante: | NG
1.2. Origem: 25% Vara Civel Federal de Sao Paulo

1.3. Processo n°: 5001850-80.2021.4.03.6100

1.4. Data da Solicitacdo: 05/02/2021

1.5. Data da Resposta:02/03/2021

2. Paciente

2.1. nome: NG

2.2. Data de Nascimento/ldade: 11/03/1969 — 51 anos

2.3. Sexo: feminino

2.4. Cidade/UF: Sao Paulo - SP

2.5. Historico da doenca: ha 25 anos apresenta episddios de dor abdominal
generalizada, de forte intensidade, com nauseas e vomitos, referida como os
piores episddios de dor ja apresentadas na vida, com duracdo de horas a dias,
com necessidade de procurar servigos hospitalares de pronto-atendimento para
analgesia com necessidade de medicamentos opicides. Foi diagnosticada com
Coproporfiria hereditaria (CID E80.2)

3. Quesitos formulados pelo Magistrado

1. Os medicamentos requeridos sdo os farmacos normalmente utilizados no
tratamento da doenca de que padece a autora? Ha quanto tempo o
medicamento foi incorporado a terapéutica da doenca da autora e com que
resultados?

A droga Givosirana é recente, foi aprovada em 2019 pelo Food Drug
Administration (FDA) americano e em 2020 pela ANVISA brasileira. Foi estudada

para uso em pacientes com outras porfirias hepaticas, como a porfiria aguda
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intermitente principalmente. Os resultados sdo promissores, mas provenientes

de apenas um estudo em humanos de fase |l (comparagdo com placebo)

2. Os medicamentos requeridos sdo substituiveis por outro farmaco fornecido
pelo SUS com eficiéncia equivalente?
N&o. A prevencdo de crises agudas de profiria pode ser feita com uso regular de

hemin, e evitar os fatores precipitantes

3. Hawvendo outros medicamentos formmecidos pelo SUS com eficiéncia
semelhante, quais as eventuais consequencias negativas a saide da autora em
razao do uso do medicamento intercambiavel, que poderiam ser evitadas pelo
uso do pretendido?

N&o existem outras drogas com efeitos similares

4. Referido medicamento & considerado experimental? Possui registro na
ANVISA? Se negativa a resposta, ha pedido de registro em andamento na
ANVISA?

Tem registro na ANVISA, mas por se tratar de medicacao de aprovacao recente
€ com apenas um ensaio clinico realizado, ainda nao ha ampla recomendacao

de seu uso.

4. Descricao da Tecnologia

4 1. Tipo da tecnologia: medicamento - Givlaari

4.2, Principio Ativo: givosirana

4.3. Registro na ANVISA: 1936100020015

4.4, 0 produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: ndo

4.5. Descrever as opgdes disponiveis no SUS/Sadde Suplementar: ndo ha.
4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: ndo.
4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominacdo genérica: GIVOSIRANA SODICA
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4.7.2. Laboratdrio: SPECIALTY PHARMA GOIAS LTDA

4.7.3. Marca comercial: GIVLAARI

4.7.3. Apresentacdo: 189 MG/ML SOL INJ SC CT FAVD TRANS X 1ML

4.7.4. Preco maximo de venda ac Governo: RS 205.792 87

4.7.5. Pregco maximo de venda ao Consumidor: R$ 349.406,86

4.8: Tratamento mensal:

4.8.1: Dose diaria recomendada: 200 mg 1xmés (1 ampola)

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

hitpswww_gov.brfanvisalpt-brfassuntos/medicamentos/cmed/precos/capa-

listas-de-precos
4.10. Recomendagdes da CONITEC: feito no inicio de 2021 uma chamada
publica “Givosirana sodica para o fratamento da porfiria hepatica aguda (PHA)

em adultos”

5. Discussdo e Conclusio

51. Evidéncias sobre a eficacia e segurangca da tecnologial
Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

A coproporfiria hereditaria € uma doenca hereditaria caracterizada por
manifestacdes neuroviscerais agudas e manifestacdes bolhosas cuténeas
cronicas. As manifestagbes neuroviscerais sao indistiguiveis de outras porfirias
(intermitente aguda, porfiria variegata). E uma doenca autossémica dominante
com penetrancia incompleta, causada por mutacdo do gene da
copropofirinogénio-oxidase.

O tratamento das crises agudas de porfiria deve ser feito com a retirada dos
agentes precipitantes (medicacdes, mudancas hormonais, alcool, estresse) e
administracdo de hemin endovenoso em unidades de emergéncia, além de
medidas de suporte. Pode ser feito também sobrecarga de carboidratos, mas

parece ser menos efetivo.
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O tratamento a longo prazo consiste em evitar fatores precipitantes (estresse,
variagdes hormonais, infecgdes, medicamentos, dieta rica em carboidratos).
Givosiran € uma terapia baseada em interferéncia em RNA, reduzindo niveis de
ALA (acido delta-aminolevulinico) e PBG (porfobilinogénio). Foi aprovada pelo
Food Drug Administration (FDA) americano em 2019, e no Brasil pela ANVISA
em 2020. Foi testada praticamente em Porfiria Aguda Intermitente, mas deve ser
efetiva em prevenir ataques em outras formas hepaticas agudas de porfiria,
incluindo coproporfiia hereditaria. Os niveis séricos de ALA e PBG ficam
mantidos por pelo menos um més apds a administragao.

Os resultados do estudo ENVISION mostraram reducao dramatica nos atagues
agudos e melhora de alguns paradmetros bioguimicos. O medicamento pode

afetar a fungao renal e hepatica, devendo ser constantemente monitorados.

5.2. Parecer
( ) Favoravel

( x ) Desfavoravel

5.3. Conclusao Justificada:

A coproporfiria € uma doencga rara, por isso estudos consistentes sdo dificeis de
serem feitos. Os resultados com 0 uso do Givosiran s&o promissores, apesar de
serem baseados em apenas um estudo, e seu uso ainda ser muito recente.

O alto custo da medicacdo € outro fator contra o seu uso, além do fato de ter
sido basicamente testado em outra forma de porfiria.

Apesar dos resultados promissores, o alto custo da droga, o fato de n&o ter sido
testada em pacientes com coproporfiria e o fato de termos somente um trabalho

de fase lll da droga, sugerem a nao recomendagao.

Existem alguns “trials™ clinicos sendo desenwvolvidos e o meédico da paciente

poderia wverificar a viabilidade de inclusdao no site www.clinicaltrials.gov podem
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ser encontradas mais informacdes sobre Expanded Access Protocol of Givosiran
for Patients With Acufe Hepatic Porphyria
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Consideragoes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento n&o & divulgada

por motivo de preservacao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP



