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

NOTA TECNICA N2 1363/2022 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Origem: 12 Vara Federal de Barueri — TRF3

1.3. Processo n2: 5002581-07.2022.4.03.6144
1.4. Data da Solicita¢do: 24/06/2022
1.5. Data da Resposta:05/07/2022

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/Idade: 05/04/2019 — 03 anos
2.2 Sexo: feminino

2.3. Cidade/UF: Barueri/SP

2.4. Histdrico da doenca: Acondroplasia— CID Q77.4

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

A parte autora é portadora de alguma doeng¢a? Em caso afirmativo, qual doenga? Ha
quanto tempo?

A acondroplasia é a displasia 6ssea mais comum em humanos, com prevaléncia de
aproximadamente 1 em 20.000 nascidos vivos. E uma condi¢do autossémica dominante
causada por variantes patogénicas no gene do receptor 3 do fator de crescimento de
fibroblastos (FGFR3). As caracteristicas clinicas mais salientes incluem baixa estatura
desproporcional (altura adulta é de aproximadamente 4 pés), encurtamento de 0ssos
longos que afeta predominantemente os aspectos proximais das extremidades superiores
e inferiores (encurtamento rizomélico) e macrocefalia. Pacientes com acondroplasia
podem ter atraso no desenvolvimento motor desde o inicio, mas a cogni¢do é normal. E
um dos tipos de doenca popularmente conhecidas como nanismo, embora essa ndo seja

uma denominacado técnica correta.
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Pelo seu carater genético, a ocorréncia da doenca se da desde a concepg¢ao do individuo e
algumas manifestacGes podem ser vistas ao nascimento e durante os primeiros meses de

vida, persistindo por toda a vida do individuo.

Levando-se em conta todos os medicamentos prescritos pelo médico especialista e a
resposta clinica do paciente ao medicamento, existe algum medicamento que possui
resposta terapéutica igual ou semelhante ao medicamento pleiteado e que é
regularmente distribuido pelo SUS? Qual ou quais?

O tratamento de pessoas com acondroplasia deve envolver os diferentes aspectos que se
associam as manifestacdes da doenga, como por exemplo:

- atraso do desenvolvimento: terapias fisicas (disponiveis pelo SUS)

- Auxilio e adaptacdo as atividades de vida didria: o que pode ser feito no SUS por
equipes multidisciplinares que envolvam terapeutas ocupacionais e fisioterapeutas, entre
outros.

- Crescimento: neste ponto reside o maior desafio. A despropor¢ao entre os
membros e o tronco leva a dificuldades de vida diaria e baixa estatura. O PCDT de baixa
estatura contempla apenas situagdes relacionadas a deficiéncia do horménio do
crescimento e situacdes correlatas. Para acrondoplasia, a reposicao de hormoénio do
crescimento nao é recomendada e inclusive tem potencial para piorar a desproporgao
entre os membros e o tronco. A medicagdo proposta, Vosorotida, é a primeira aprovada
para o tratamento especifico da doenga, o que aconteceu no segundo semestre de 2021.
Trata-se de um andlogo do peptideo natriurético do tipo C recombinante que estimula a
ossificacao endocondral, um processo que é inibido em pacientes com acondroplasia e foi
aprovado pela Food and Drug Administration dos EUA em 2021 para aumentar o
crescimento linear em criangas com acondroplasia 25 anos de idade cujas epifises ainda
estdo abertas. Em um estudo de fase lll, 121 criancas com acondroplasia com idade entre
5 e <18 anos foram aleatoriamente designadas para vosoritide 15 mcg/kg por via
subcutanea diariamente ou placebo por 52 semanas. Os pacientes tratados com vosoritide

tiveram um aumento maior na velocidade média de crescimento anual desde a linha de
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com abordagens otorrinolaringolégicas. Disponivel no SUS
- Arqueamento das pernas — necessaria terapia fisica e orteses, disponiveis no SUS
- Estenose medular e compressao cervico-medular. Necessita de intervencao

neurocirurgica, disponivel no SUS

Assim, o tratamento é complexo e necessario ao longo de toda a vida do paciente.
Muitas das necessidades podem ser supridas a partir dos recursos disponiveis no SUS,
entretanto, a Unica medica¢ao aprovada para o tratamento da doencga é a que esta sendo
pleiteada pelo demandante, ndo disponivel pelo SUS e ndo avaliada pela CONITEC até o
momento. Por outro lado, a medicagao acaba de ser aprovada tanto no Brasil quanto
internacionalmente, e, embora os resultados dos estudos iniciais sejam promissores, ndo
ha dados quanto ao uso ao longo prazo e ndo ha dados sobre a possibilidade de prevencao

de todas as complicacdes relacionadas a doenca.

Caso o paciente deixe de tomar o medicamento pleiteado, o seu quadro clinico pode

agravar? A doenga pode evoluir? Quais sao as implica¢gbes da sua nado utilizagao?
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