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Rio de Janeiro, 10 de abril de 2019.

Processo n° 5001932-51.2019.4.02.5117,
aju por [ |
neste ato liepresenbado por

O presente parecer vba atender a solicitag@o de informagbes da 2* Vara
Federal de Sao Gongalo, da Segdo Judicldria do Rio de Janeiro, quanto ao medicamento
Atalureno (Translarna™).

! — RELATORIO

De acordo Qom documento médico do setor de neurologla pediatrica do
Hospltal Universitario Antdnio Pedro — HUAP/UFF (Evento1_LAUDO10_pag. 1), emitido em
21 de dezembro de 2018 pelo pediatra| } (CREMERJ
[). o Autor, & época com 14 anos de idade, acompanhado no ambulatério de neurologia
pediatrica desde dezembro de 2016, com quadro de fraqueza muscular progressiva com
elevagéo significativa das enzimas musculares, caracterizando diagnéstico de distrofia
muscular. Foi realizada a Investigag@o genética recomendada e constatado que o Autor
apresenta distrofia muscular de Duchenne, uma doenga genética considerada rara na
populagéo geral. E causada por defeitos genéticos de varios tipos no gene da distrofina, que
levam a formagéo de uma proteina anormal, incapaz de manter o musculo integro. Assim,
as fibras musculares se rompem causando inflamagao, perda progressiva da forca muscular
e elevagdo das enzimas no. ‘sangue, Essa doenca apresenta evolugéo inexoravelmente
progressiva, isto &, 08 pz -acometidos v&o pe
de contrair os musculos do carpo e do. cotqqao. perdendo a capacidade de andar e com o
passar do tempo a capacidade de respirar e de manter os batimentos cardiacos; ao chegar
nessa fase o paciente apresenta evolugo letal. Nao ha como calcular como cada individuo
ird evoluir, a velocidade de progressdo é individual e depende de varidveis que n&o

permitem um célculo preolso. ;§eo utihzado_s_ medicamentg_g que reduzem a inflamacao,

consnderando a gravidade ea falla de opq.bes de tratamen!o para esses pacientes, a
agéncia regulatoria europela apnovou 0 uso do medicamento como droga orfa para
di J e ca 5 s

vutar essa evoluggo é o pgesente medscamento, foi Qngldgm ygugg a gmgggg Apesar
de o medicamento ainda ndo ter obtido registro na ANVISA, o Autor se encaixa no perfil e

por se tratar de doenga progressiva ha risco consideravel de progressao, impedindo que o
Autor se torne elegivel para receber o medicamento e contribuindo para que seu quadro se
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agrave majs rapidamente. Diante do exposto, foi recomendado o uso de Atalureno
(Translama™) na dose de 40mg/kg/dia. Foi mencionada a seguinte Classificagéo
Internacional de Doengas (CID-10): G71.0 — Distrofia muscular. Considerando o peso na
data de emisséo do laudo, necessita fazer uso de 2750mg/dia divididos da seguinte forma:

* 4 sachés de 250mg pela manha;
« 3 sachés de 250mg a tarde;
* 4 sachés de 250mg a noite,

Il - ANALISE

DA LEGISLACAO

1. A Politica Nacional de Medicamentos e a Politica Nacional de Assisténcia
Farmacéutica estao dispostas, respectivamente, na Portaria de Consolidagso n® 2/GM/MS,
de 28 de setembro de 2017, alterada por diversas portarias, sendo a mais recente a Portaria
n® 702/GM/MS, de 21 de margo de 2018, e na Resolugdo n°® 338/CNS/MS, de 06 de maio de
2004,

2, ‘A Portaria de Consolidagao n® 6/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, cuja
alterag&io mais recente consta na Portaria n° 3, 550/GMIMS de 01° de novembro de 2018
dispde, também, sobre as normas para o financiamento da assistdncia farmacéutica,
promovendo a sua organlzagao em {rés componentes: Bésico, Estratégico e Especializado.

3. A Portaria de Consclidagdo n°® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017,
alterada pela Portaria n° 702/GM/MS, de 21 de margo de 2018, considera, inclusive, as
normas de execucdo dos Componentes Basico e Especializado da Assisténcia
Farmacéutica no ambito do SUS.

4, A Deliberagao CIB-RJ n° 1.589, de 09 de fevereiro de 2012, relaciona os
medicamentos disponiveis no @ambito do Estado do Rio de Janeiro e/ou Municipios definindo
a Relag&o Estadual dos Medicamentos Essenciais (REME-RJ).

5. A Deliberagao CIB-RJ n° 2.661, de 26 de dezembro de 2013 dispbe sobre
as normas de financlamento e de execu¢do do Componente Basico da Assisténcia
Farmacéutica (CBAF) no amb]to do SUS no Estado do Rio de Janeiro e, em seu artigo 3°,
estabelece o Elenco Minimo Obrigatério de Medicamentos Essenciais do Componente

Basico da Assisténcia Farmacéutica no E.stado do Rlo de Janeiro,

6. A Secretaria Municipal de Salde da Cldade de S3o Gongalo publicou
relagao dos medicamentos que fardo parte da grade de medicamentos da rede de atencao
baésica, os quals deverdo estar disponiveis nas Unidades Basicas de Salde, a saber, a
REMUME - S&o Gongalo. ;

DO QUADRQ CLINICO

1. A distrofia muscular de Duchenne (DMD) ¢ uma doenga hereditaria
progressiva que possui heranga recessiva ligada ao cromossomo X. Portanto, afeta a
metade dos membros masculinos da familia, e a metade dos membros do sexo feminino
s8o portadores assintomaticos, As manifestagdes clinicas normalmente comegam na
infancia, geralmente nos trés primeiros anos de vida, as alteragbes funcionais iniciam-se
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com o enfraquecimento muscular, que ocorre gradualmente e de forma ascendente,
simétrica e bilateral, com inicio na cintura pélvica @ membros inferiores, progredindo para
musculatura de tronco e para a musculatura responsavel pela sustentagdo da postura
bipede, cintura escapular, membros superiores, pescogo e musculos respiratérios. A
fraqueza muscular torna-se evidente por volta dos cinco anos de idade, quando as criangas
apresentam sintomas iniciais, tais como dificuldade de deambular, pular e correr, além de
quedas frequentes. Durante a progress&@o da doenga, surge insuficiéncia respiratéria com
dificuldade na ventilagao, falta de forga para tossir, ocasionando infecgbes respiratorias de
repetigdo, o musculo cardlaco também é afetado em praticamente todos os pacientes que
sobrevivemn por maior tempo

DO PLEITO

1. O Atalureno (T rggsrama‘“) & um medicamento usado para tratar pacientes
com 2 anos de idade ou mals com distrofia muscular de Duchenne que ainda conseguem
andar. Atalureno s6 pode ser utilizado no pequenc grupo de pacientes cuja doenga for
causada por um defeito genéﬁco especifico (chamado mutacdo nonsense) no gene da
distrofina. Distrofia muscular de Duchenne & uma doenga rara, e Atalureno foi designado

como medicamento &rfao’.

lil - CONCLUSAQ
1. Inicialmente, cumpre informar que o medicamento pleiteado Atalureno

(Translarna™) Mmm junto a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanfténa -
ANVISA, conforme analise no seu banco de dados referente a registro de produtos®. Assim,
por se tratar de medicamento importado, ndo inteqra nenhuma lista oficial de
medicamentos (Componentes Basico, Estratégico e Especializado) para dispensagéo pelo
SUS, no ambito do municipio de S&o Gongalo e do estado do Rio de Janeiro.

Ressalta-se que o registro de medicamentos & um dos meios estabelecidos
pela Polltlca Nacional de Medlcamentos pelo qual a ﬂmggg_sgmmmmmn_@

25 a_de (Evenw1 LAUDO10 __pég 1). de aoordo com a
autor;:ao de uso do medleamento prevista pela Agencia Sanitaﬁa Europeia (EMA)® o
Atalureno (Translarna™), n&o aprese AC80_ dro ¢ :

acomete requerente.

' SANTOS, N. M., et al. Perfil Clinico e funcional dos pacientes com distrofia muscular de Duchenne assistidos na
Associagio Brasileira de Distrofia Muscular (ABDIM). Revista Neurociéncias. v. 14, n. 1, 2006. Disponivel em:
<http:/iwww.revistaneurociencias.com.br/edicoes/2006/RN%2014%2001/Pages% 20from%20RN%2014%2001-

3 pdf>, Acesso em: 04 abr. 2018,

* EUROPEAN MEDICINES AGENCY — EMA, Informagfes sobre o medicamento Atalureno (Translama™).
Disponive! em: < hitps://www.ema. europa.eu/en/documents/overviewtranslama-epar-medicine-overview_en.pdf >.
Acesso em: 04 abr. 2015,

¥ ANVISA - Agéncia Nacional de Vigilncia Sanitaria. Consulta de produtos — Medicamentos. Disponivel em:
<https:/consultas. anvisa.gov.bri#/medicamentos/>, Acesso em: 04 abr, 2019,

* MASTROIANNI, P.C.; LUCCHETTA, R.C. Regulamentagdo Sanitdria de Medicamentos. Revista de Cléncias
Farmacéuticas Basica e Aplicada, v. 32, n. 1, p. 127-132, 2011. Disponivel em:. <http//sery-
bib.fcfar.unesp.briseer/index.php/Cien_Farmvarticle/viewFile/1325/1060>, Acesso em: 05 jun. 2017.
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Em outubro de 2018 foi publicado Parecer Técnico Cientifico pelo Ndcleo de
Avahaqao de Tecnologias em Saude (NATS) do Instituto Nacional de Cardiologia, em
relagéo a efetividade e seguranga do Atalureno para tratamento de pesscas com Distrofia
Muscular de Duchenne (DMD). Foram incluidos apenas dois ensaios clinicos randomizados
de alta qualidade metodolégica. O atalureno foi estudado apenas nos portadores da
mutagéo nonsense (13% do total de doentes com DMD). Os resultados foram negativos,
com pequenos ganhos na capacidade de caminhar, sem diferenga estatistica e abaixo do
limiar de melhora clinica pré-definida (30 metros), ndo recomendando o fornecimento do
medicamento. Foi destacado ainda que o medicamento foi recusado para registro no FDA
{agéncia de regulagao estadunidense)®.

5. Em 2017 fol disponibllizada a Sintese de Evidéncias que contém
informagbes sobre as evidéncias cientificas disponiveis a respeito da eficacia, seguranca e
custo-efetividade das tecnologias, dentre outras. Tal sintese menciona que a distrofia
muscular de Duchenne néo tem cura e o seu tratamento se baseia na terapia sintomatica. E
quanto a0 uso do Atalureno, reitera que a eﬂcacla n&o fol demonstrada em doentes sem
capacidade de marcha, como onaso:do Au

6. A distrofia musculg; de Duchenng € uma doenca rara e, nesse sentido, o
Ministério da SaGde publicou a Portaria n® 199 de 30 de janeiro de 2014 que instituiu a

Politica Nacional de Atengdo Integral as Pessoas com Doengas Raras, aprovando as
Diretrizes para Ateng#o Integral as Pessoas com Doengas Raras no ambito do Sistema
Unico de Sadde (SUS) e Instituiu incentivos financeiros de custeio. Flcou estabelecido que a
Politica Nacional de Atenc#o Integral as Pessoas com Doengas Raras’ tem como objetivo
reduzir a mortalidade, contribuir para a redugdo da morbimortalidade e das manifestagbes
secundérias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas, por meio de agdes de
promogéao, prevengao, detecgdo precoce, tratamento oportuno, redugéo de incapacidade e
cuidados paliativos. Contudo, a distrofia muscular de Duchenne nédo € mencionada.

7. Ainda de acordc com a referida Politica, o Ministério da Saude ficou
responsavel por estabelecer, através de PCDT, recomendagdes de cuidado para tratamento
de doengas raras, levando em consideragao a incorporacéo de tecnologias pela CONITEC,
de maneira a qualificar o cuidado das pessoas com doengas raras. Na Proposta de

Priorizac&o para a elaborag8o de PCDT, distrofias musculares consta dentre as

anomalias congénitas.

® CONSELHO NACIONAL DE JUSTICA — CNJ. Parecer Técnica Cientifico (PTC): Atalureno para distrofia muscular
de Duchenne. NATS do Instituto Nacional de Cardiologia, Outubro de 2018. Disponivel em: <
hitps://veww.cnj.jus.br/e-

nauuosébau zm‘nckmmo_pubnmmphp?mosgmt doctmrm_pt&id_pm tecnico=49>.  Acesso
em: 05 abr.

® CONITEC. Comissio Nacional de Incorporacio de Teawloglas no SUS ~ Sintese de Evidencias — 2017 .
Disponivel em:
<hitp://conitec.gov.bif/images/Sintese_Evidencias/2017/SE_037_Ataluren_DistrofiaMuscularDuchenne.pdf> Acesso
em: 11 abr 2018

T BRASIL, Ministéric da Salde, Portaria n® 199, de 3 de janeiro de 2014. Disponivel:
<http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2014/prt0188_30 01_2014 htmi>. Acesso em: 05 abr, 2019,

® CONITEC. Comissio Nacional de Incorporagio de Tecnologlas no SUS. Relatério de Recomendagiio —
Priorizagdo de Protocolos e Diretrizes Terapéuticas para Atengdo Integral as Pessoas com Doengas Raras
Margo/2015, Disponivel
<http://conitec.gov.briimages/Relstorios/2015/Relatrio_PCDT_DoenasRaras_CP_FINAL_142_2015.pdf >, Acesso
em: 05 abr. 20189.
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Destaca-se que, o Atalureno n8o possui registro na ANVISA e deste modo
nao foi avaliado pela Comiss&o Nacional de Incorporagéo de Tecnologias no SUS -
CONITEC para o ftratamento de distrofia muscular de Duchenne, quadro clinico
apresentado pelo Autor®,

9. Por fim salienta-se que, até o momento, o Ministério da Satde n&o publicou
Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas'®, que verse sobre a distrofia muscular de
Duchenne ~ guadro clinico que acomete o Autor e, portanto, ndo ha nas listas oficiais de

medicamentos do SUS. opcbes da mesma classe terapéutica do pleito que possam ser
implementados nestas circunstancias,

E o parecer.

A 2* vara Federal de S3o Gongalo, da Secao Judiciaria do Rio de
Janeiro, para conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.

JULIANA P DE CASTRO
Fa ica

DURAO
Assigtente tle Coordenagéo
-RJ 11517

1D. #.216.255-68

FLAVIO AFONSO BADARO
Assessor-chefe
CRF-RJ 10,277
1D, 436.475-02

*Comissfic Nacional de Incorporagio de Tecnolaglas no SUS — CONITEC. Disponivel em: < hitp:/conitec.gov.br/ >.
Acesso em: 05 abr. 2018,

"“Comiss&o Nacional de Incorporaglio de Tecnologias no SUS —~ CONITEC. Disponivel em: <
http://conitec.gov.br/index.php/protocolos-e-diretrizes >, Acesso em: 05 abr. 2019,
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