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RESPOSTA TECNICA 158/2020 - NAT-JUS/SP

1. ldentificagio do solicitante

1.1. Solicitante; TRF-3
1.2. Origem: TRF-3

1.3. Processo n®™ 5002361-15.2020
1.4. Data da Solicitagdo: 28/09/2020

1.5. Data da Resposta:05/10/2020

2. Paciente

2.2. Data de Nascimento/ldade: 25/04/2005 — 15 anos
2.3. Sexo: masculino
2.4, CidadefUF: S0 Paulo - SP

2.5. Historico da doenga: paciente & portador de Distrofia Muscular de
Duchenne (CID G71.0). Os pais perceberam que, diferentemente de outras
criangas da mesma idade, o paciente sofria quedas constantes, apresentava
fadiga aos minimos esforcos, dificuldade para se alimentar, se levantar, subir
degraus, andar na ponta dos pés, correr, saltar, falar, além de dificuldade escolar.
Em decomréncia disso, procuraram auxilio médico e houve o diagndstico da
doenca. Atualmente, o paciente apresenta fraqueza importante em seus membros
inferiores e somente completa os movimentos dos membros superiores com

compensacgdes. Tem dificuldades para deambular, segurar objetos, correr, pular,
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falar e conversar. Seu guadro clinico ja & considerado avangado, com perda diaria
da forca motora, inchago e alteragdes na esfera cardiaca, além de restriges

respiratorias.

Solicita Ataluren (translarna)

3. Quesitos formulados pelo Magistrado

1. O medicamento solicitado € o farmaco normalmente utilizado no tratamento
da doenca de que padece o autor? Ha quanto tempo ele foi incorporado a
terapéutica da doenca do autor? Integra a lista do SUS de medicamentos
fornecidos, observados os critérios de universalidade e isonomia? Juntar Relatdrio

relativo & Incorporacéo desse medicamento.

Esse medicamento & o unico farmaco utilizado para controle e retardo da

progressao de alguns sintomas da doenga.

Tem sido estudado ha varios anos e desde 2014 tem documentagdo na
Agéncia Nacional de Vigildncia Sanitaria (ANVISA). Nao faz parte da Relagao

Macional de Medicamentos Essenciais (RENAME)

2. 0 medicamento solicitado & substituivel por outro ou outros farmacos fornecidos

pelo SUS, com eficiéncia equivalente?
Nao existe outro farmaco equivalente no SUS

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

do farmaco pretendido?

Nio ha medicamento para essa doenga no SUS. E uma moléstia progressiva

que leva a insuficiéncia respiratoria e cardiaca.
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4. O medicamento solicitado possui registro na Anvisa?

Registro ANVISA n° 586020050000507 - Translarma 100 mg e n°
1577000010028 com 250 mg

Se a resposta for negativa:

4.1. Houve pedido de registro na Anvisa? Em que data? Qual o atual andamento

do procedimento de registro?
4.2 Ha registro do medicamento em renomadas agéncias regulatorias do exterior?

Na Europa, a autorizagao para introdugao no mercado foi concedida pela
European Medicines Agency (EMA) em 2014, com os rétulos“monitoramento

adicional” e “aprovagao condicional”

4. Descrigcdo da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: medicamento - Translarna®
4.2. Principio Ativo: Atalureno

4.3. Registro na ANVISA: 586020050000507 (1000 mg) e 1577000010028 (250

mg)
4.4, O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: nao

4.5. Descrever as opgdes disponiveis no SUS/Sande Suplementar: nao

4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: nao
4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominagao genérica: Atalureno

4.7.2. Laboratério: PTC Farmaceutica do Brasil Ltda.

4.7.3. Marca comercial: Translarna®
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4.7.3. Apresentacdo: ¢x com 30 envelopes (1000mg e 250mg) com 4 ge 1 g,

respectimente

4.7.4. Prego maximo de venda ao Consumidor: R$ 205.458,72 (1000mg)
R% 51.364,67 (250mg)

4.8: Tratamento mensal: 4cx com 30 sachés de 1000mg e 8 cxs com 30 sachés

de 250mg

4.8.1: Dose diaria recomendada:

Manha — 3 saché de 250mg

Almogo — 1 saché de 1000 mg

MNoite — 1 sachés de 250mg

4.8.2. Custo mensal - prego maximo de venda ao Consumidor:

4 cx de 1000mg = R$ 821.854,88

8 cx de 250mg = RS 410.917,36

Custo total =R% 1.232.772,24
49. Fonte do custo da tecnologia: Lista de pregos da ANVISA — referéncia
03/08/2020. Disponivel em:

hitp:/antigo.anvisa.gov.bridocuments/374947/6048620/LISTA CONFOEMIDAD
E 2020 10 v1.pdfiib88a38f-1b2f-4768-b589-f62bdbeb1762

4.10. Recomendagdes da CONITEC:Na&o ha recomendacao do CONITEC,
apenas monitoramento do horizonte tecnolégico do Ataluren para doenca de
Duchenne, de dezembro de 2018, com evidéncias de melhora de alguns sintomas

da doenca.

5. Discussdo e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e seguranga da tecnologia:

A Distrofia Muscular de Duchenne & uma doenga genética que afeta criangas e
adolescentes, de carater progressivo € que leva a morte. O Ataluren & um
medicamento especifico para essa doenga, e as evidéncias cientificas mostram

que pode haver um beneficio de ganho de marcha em um estudo controlado por
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placebo. Esses ganhos, apesar de mostrarem significancia estatistica, nao
parecem ser muito consistentes. Por essas e outras razfes a sua aprovacao
na Europa & condicional, e ndo foi aprovado pelo Food and Drug Administration
(FDA) norte-americano. Por se fratar de doenca rara, evidéncias cientificas solidas

podem demorar a aparecer.
5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:

Por se tratar de doenca incuravel, qualquer forma de tratamento que traga
alguma vantagem deve ser considerada. Ao mesmo tempo, obrigar o Estado a
pagar por um tratamento tdo controverso pode nao ser o ideal. Nessas
situagdes a melhor solugdo talvez seja incluir o paciente em estudos clinicos que
estejam recrutando pacientes. Ha um site norte-americano

(https://clinicaltrials.gov/) que mostra estudos em andamento e que estdo

recrutando voluntarios.
5.3. Conclus@o Justificada:

Com t3o poucas evidéncias cientificas de sua utilidade, nao se justifica o

fornecimento de tal medicagao.
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Consideragoes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento ndo & divulgada

por motivo de preservacdo do sigilo.
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