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Processo n® 5011072-26.2020.4.02.5101
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L ]

O presente parecer visa atender & solicitag@o de informagdes técnicas da 4*
Vara Federal do Rio de Janeiro, da Segdo Judicidria do Rio de Janeiro, quanto ao
medicamento Atalureno (Translarna™),

I - RELATORIO

1. De acordo com documentos médicos do Instituto de Puericultura e Pediatria
Martagfio Gesteira (Evento 1_LAUDOS, pégs. | e 2), (Evento 1_LAUDOS, pags. 1 ad) e
(Evento 1_LAUDOI0, pags. 1 e 2), emitidos em 08 de agosto, 28 de setembro e 28 de
novembro de 2019, pelas médicas | |

~

| |Aulor,'05
anos, em acompanhamento no ambulatério de doengas neuromusculares do referido hospital,
¢ portador distrofia muscular de Duchenne (DMD). Conforme exame_genético foi
identificado 2 mutacdo de stop cédon no gene da distrofina (mutacdo nonsense), realizado
pelo método MLPA. O Autor ainda ¢ bastante jovem, clinicamente estéd muito bem, com
comprometimento motor discreto. Dessa forma, estd indicado sem interrupgdo, a terapia com
Atalureno (Translama™), a ser iniciado de imediato, de forma continua e por tempo
indeterminado. O referido hospital ndo disponibiliza a oferta deste medicamento ao Autor,
Com o tratamento a doenga progredird mais lentamente, ou seja, teréd uma evolu¢iio bem
menos avassaladora, sendo esperado um prolongamento do seu tempo de vida € a promogio
de mais qualidade para a vida deste paciente e seus familiares. O acompanhamento da
resposta terapéutica seréa realizado nesse hospital, levara em considerag@o uma melhora nos
pardmetros ¢ com frequéncia de 3 em 3 meses de consultas, Foi relatado ainda que, que o
servigo estd realizando medidas recomendadas pelo Gltimo protocolo brasileiro para
tratamento e seguimento da DMD, em uso de Deflazacort e Suplementagio de Célcio: e
Vitamina D. Fol recomendado também imunizagiio especial anual de anti-Influenza ¢ anti-
Pneumo-23, para preven¢lio de doengas respiratorias. Foram mencionadas as ClassificagGes
Internacionais de Doengas (CID-10): G71.0 — Distrofia Muscular e G71.1 -~ Transtornos
miotdnicos, e prescrito, 0 medicamento:
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* Atalureno (Translarna™) - tomar 01saché de 250mg de manhi e no meio do dia e
02 sachés de 250mg e 01 saché de 125mg & noite, Deve ser administrado por via
oral. O saché deve ser misturado a pelo menos 30mL de liquido (dgua, leite ou sumo
de fruta), ou 03 colheres de sopa de alimentos semissdlidos (iogurte ou compota de
ma¢Z). A quantidade do alimento liguido ou semisséiido pode ser aumentada com
base na preferéncia do doente. Os saches sé devem ser abertos no momento da
preparagdo da dose. A dose preparada deve ser bem misturada antes da
administragiio e os doentes devem tomar a dose inteira.

11— ANALISE
DA LEGISLACAO

1. A Politica Nacional de Medicamentos ¢ 2 Politica Nacional de Assisténcia
Farmacéutica estfio dispostas, respectivamente, na Portaria de Consolidagiio n® 2/GM/MS, de
28 de setembro de 2017 e na Resoiugdo n® 338/CNS/MS, de 6 de maio de 2004,

2. A Portaria de Consolidagfio n® 6/GM/MS, de 28 dec setembro de 2017,
dispde, também, sobre a organiza¢@o da assisténcia farmacéutica em trés componentes:
Basico, Estratégico e Especializado. E, define as normas pare o financiamento dos
componentes estratégico e especializado da assisténcia farmacéutica.

3. A Portaria de Consolidagdo n® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017,
estabelece, inclusive, as normas de financiamento e de execucdo do Componente
Especializado da Assisténcia Farmacéutica no ambito do SUS.

4. A Portaria n®2.979, de 12 de novembro de 2019, institui o Programa Previne
Brasil, que estabelece o novo modelo de financiamento de custeio d2 Atengiio Primaria &
Satide no ambito do Sistema Unico de Satide.

5. A Deliberagiio CIB-RJ n°® 1.589, de 09 de fevereiro de 2012 relaciona os
medicamentos disponiveis no dmbito do Estado do Rio de Janeiro e/ou Municipios definindo
a Relagiio Estadual dos Medicamentos Essenciais (REME-RJ).

6. A Deliberag@o CIB-RJ n° 5.743 de 14 de margo de 2019 dispde sobre as
normas de execugéio ¢ financiamento do Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica
(CBAF) no dmbito do SUS no Estado do Rio de Janeiro e, em seu artigo 4°, estabelece o
Elenco Minimo Obrigatério de Medicamentos Essenciais do Componente Bisico da
Assisténcia Farmacéutica no Estado do Rio de Janeiro.

7. A Deliberaggo CIB-RJ n® 6.059 de 09 de janeiro de 2020 atualiza a
Deliberagiio CIB n® 5.743 de 14 de margo de 2019, no que tange aos repasses de recursos da
Uniiio destinados a0 Componente Basico da Assisténcia farmacéutica.

8. Resoluc@o SMS/RJ n® 3733 de 14 de junho de 2 definiu o elenco de
medicamentos, saneantes, antissépticos, vacinas e insumos padronizados para uso nas
unidades da Secretaria Municipal de SaGde do Rio de Janeiro, compreendendo os
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Componentes Baésico, Hospitalar, Estratégico e Bésico e Hospitalar, a saber, Relacdo
Municipal de Medicamentos Essenciais no &mbito do Municipio do Rio de Janeiro
(REMUME-RIQ), em consondncia com as |egislagdes supramencionadas.

DO QUADRO CLINICO
L. As distrofias musculares progressivas formam um grupo de doengas

humanas caracterizadas por degeneragdio progressiva e irreversivel da musculatura
esquelética, O termo distrofia muscular se refere 2 um grupo de doengas genéticas
degenerativas que afetam progressivamente a musculatura esquelética, sem qualquer
anormalidade do neurdnio motor'. A distrofia muscular de Duchenne (DMD) ¢ uma forma
rapidamente progressiva de distrofia muscular, £ causada por uma alteragdo (mutagdo) em
um gene, chamado gene de DMD, responsdvel por codificar a proteina muscular distrofina,
que pode ser herdado nes familias de forma recessiva, ligada ao X, e ocorre frequentemente
nas pessoas sem uma histéria familiar conhecida. Individuos que tém DMD tém perda
progrcssis;'a da fun¢io muscular e fraqueza, por ndo produzirem a distrofina em seus
misculos®,

DO PLEITO

1. O Atalureno (Translama™) permite a produgfio de distrofina e ajuda os
misculos a trabalhar adequadamente, Esta indicado para o tratamento da Distrofia Muscular

de Duchenne resultante de uma mutacdo sem sentido (nonsense) no gene da distrofina
£QMDmn1 em pacientes deambulatérios pedidtricos a_partir dos 5 anos de idade do sexo
mgsculxug

111 - CONCLUSAOQ

1. Inicialmente, cumpre informar que o medicamento pleiteado Atalureno
(Translarna™) possui registro na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitiria (ANVISA).

2. Informe-se que 0 medicamento Atalureno (Translama™) possui indicaciio
em bula para o tratamento do quadro clinico que acomete o Autor — distrofia muscular de

IMORAES, F.M., ¢t ul. Distrolia Muscular de Duchenne: relato de caso. Revista Cientifica da FMC. Vo!, 6, n® 2,
2011, Disponivel em; <httpi/Avww, fime.br/revistt/ VGN2P11-16.pdf>. Acesso em: 27 mar. 2020.

2CONITEC. Comissdo Nacional de Incorporaglio de Tecnologins no SUS, Sintese de Evidéncias — Ataluren para
o tratamento da distrolia muscular de Duchenne, 2017, Disponivel em: <
hup/feonilec.gov.br/images/Sintese_Evidencins/2017/SE_037_Ataluren_DistrofiaMuscularDuchenne.pdf>.
Acesso em: 27 mar, 2020,

3Bula do medicamente Atalureno (Translarmae™') por IT'C Farmaceutice do Brasil Ltda. Disponivel em: <
hup:fvwav.anvisa.gov.br/datavisa/Nile_bula/lfrmVisuelizarBula.asp >, Acesso em: 27 mar 2020,
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Duchenne, conforme consta em documentos médicos (bvento 1_LAUDOS, pags. | e 2),
(Evento 1_LAUDOSY, pigs. 1 a 3) e (Evento |_LAUDOI0, pags. ! e 2). No entanto ndo
integra nenhume lista oficial de medicamentos (Componentes Basico, Estratégico e
Especializado) para dispensagiio no SUS, no dmbito do Municipio e do Estado do Rio de
Janeiro.

3. Acrescenta-se¢ que ainda pfio existe Protocolo Clinico e Diretrizes
Terapéuticas, emitido pelo Ministério_da Satide’, que verse sobre distrofia muscular dc

Duchenne — quadro clinico que acomete o Autor ¢, portanto, nfio ha lista oficial d
medicamentos que possam ser implementados nestas circunstincias.

4. O medicamento pleiteado Atalureno (Translarne™) niio foi avaliado pela
Comissdo Nacional de Incorporagiio de Tecnologias no SUS - CONITEC para o tratamento
de distrofia muscular de Duchenne, quadro clinico apresentado pelo Autor®,

5. Destaca-se ainda que a distrofia muscular de Duchenne ndo tem cura e o seu
tratamento se baseia na terapia sintomdtica, como a utilizagdo dos corticosteroides no retardo

da perda da funcZo e da lorga muscular, a principal consequéncia desta doenga. O Atalureno
€ recomendado para o tratamento da distrofia muscular de Duchenne em pessoas com idade
igual ou superior a cinco anos, que conservam a capacidade da marcha. Nio ha nenhuma
cura conhecida para a DMD. O tratamento visa controlar os sintomas para melhorar a
qualidade de vida do individuo. Desta forma, o paciente e a familia devem se engajar
ativamente com o profissional médico que coordena os cuidados clinicos. Dependendo das
circunstincias, hd a necessidade da participagfio de outros especialistas no tratamento, como
neurologista ou neurologista pediatrico, especialista em reabilitagiio, neurogeneticista,
pediatra ortopedista, pedzatra ¢ médicos da atengdio primdria. A entrada de diferentes
especialistas e a énfase das intervengSes mudarfio & medida que a doenga progride. O
acompanhamento e o tratamento da DMD requerem uma abordagem multidisciplinar, que
incida sobre medidas preventivas e intervengdes ativas para abordar (odos os aspectos da
doenga. A implementagio de estratégias de cuidados abrangentes pode alterar
favoravelmente o curso natural da doenca e melhorar a fungiio, 2 qualidade de vida e a
longevidade do paciente?,

6. A distrofia muscular de¢ Duchenne ¢ uma doenga rara e, nesse sentido, o
Ministério da Saide publicou a Portaria n® 199 de 30 de janeiro de 2014 que instituiv a
Politica Nacional de Atengiio Integral as Pessoas com Doengas Raras, aprovando as
Diretrizes para Atengdo Integral &s Pessoas com Doengas Raras no dmbito do Sistema Unico
de Saide (SUS) e instituiu incentivos financeiros de custeio. Ficou estabelecido que a

Politica Nacional de Atenciio Integral ds Pessoas com Doencas Raras® tem como objetivo

——

*Comiss3o Nacional de Incorporaglio de T'ecnologias no SUS — CONITEC. Disponive! em; <
hitp/feonitec.gov.brfindex.php/protocolos-e-dirclrizes# D>, Acesso cm: 27 mar. 2020,

$Comissio Nacional de Incorporagdo de Teenologias no SUS -~ CONITEC. Disponivel em: <
htip://eonitec.gov.br/teenologias-em-avalincaof A>, Acesso em: 27 mar, 2020,

¢ BRASIL, Miaistério da Safide. Portaria n® 199, de 3 de janciro de 2014, Disponivel:
<http://bvsms.saude.gov.br/bys/saudelegis/gm/2014/pr0199_30_01_2014.html>. Acesso em: 27 mar. 2020.
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reduzir a mortalidade, contribuir para a redugéo da morbimortalidade e das manifestagdes
secunddrias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas, por meio de agdes de promogio,
prevencdo, detecgdio precoce, lratamento oportuno, redugdo de incapacidade e cuidados
paliativos. Contudo, a distrofia muscular de Duchenne niio é mencionada.

7. Ainda de acordo com a referida Politica, o Ministério da Satde ficou
responsavel por estabelecer, através de PCDT, recomendagdes de cuidado para tratamento de
doengas raras, levando em considerago a incorporagio de tecnologias pela CONITEC, de
maneira a qualificar o cuidado das pessoas com doencas raras. Na Proposta de Priorizaciio
parg a ¢elaborac@o de PCDT. distrofias musculares consta dentre as anomalias congénitas’,

S. Por fim, elucida-se que, no momento, pas listas oficiais de medicamentos
para dispensagdo pelo SUS, no dmbito do Municipio e do Estado do Rio de Janeiro, nio
constam allernativas terapéuticas que possam representar substitutos farmacoldgicos ao
medicamento Atalureno (Translarna™),

9. No Brasil, considerando as regras atualmente vigentes, antes que um
medicamento possa ser comercializado no pais € preciso obter o registro sanitario na
Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) e a autorizacdo de preco méximo pela
Camara de Regulacio do Mercado de Medicamentos (CMED), que é divulgado no site da
ANVISA e pode ser consultado no mesnio. A metodologia de precificagdo adotada pela
CMED busca garantir que os pregos méximos de entrada de medicamentos novos no pais
ndio sejam superiores 20 menor prego encontrado numa cesta de nove paises e que também
ndo acarrelem custo de tratamento mais alto, em comparagdo as alternativas terapéuticas ja
existentes para a mesma enfermidade, 2 ndo ser que seja comprovada sua superioridade em
comparagdo a elas®,

10. O Prego Fébrica € o prego maximo de venda que deve ser praticado pelas
empresas produtoras, importadoras ou distribuidoras de medicamentos para as farmdcias,
drogarias, hospitais, clinicas ¢ para os governos. O Decreto N° 4.766, de 26 de junho de 2003
e Lei no 10.742, de 6 de outubro de 2003 - Regulamentam a criagdo, as competéncias e o
funcionamento da Cimara de Regulagiio do Mercado de Medicamentos - CMED. A
Resolugdo n° 1, de 26 de margo de 2019 - DispSe sobre a forma de definigio do Prego
Fabricante (PF) ¢ do Pre¢o Méximo 20 Coasumidor (PMC) dos medicamentos em 31 de
margo de 2019, estabelece a forma de apresentagfio do Relatério de Comercializagdo a
Céimara de Regulagdio do Mercado de Medicamentos - CMED, disciplina a publicidade dos
pregos dos produtos farmacéuticos e define as margens de comercializagio para esses
produtos. !

CONITEC. ComissZio Naciona! de Incorporagio de Teenologias no SUS. Relatério de Recomendagiio -
Priorizagio de Protocolos ¢ Diretrizes TerapEuticas pera Atengio Integral ds Pessoas com Doengas Raras,
Margo/2013. Disporivel em:
<http:/conitee.gov.br/imapges/Relatorios/2015/Relutrio_PCDT_DoenasRaras_CP_FINAL_142_2015.pdf>,
Acesso em: 27 mar, 2020, !
SBRASIL Ministério da Satide. Agéncia Neclonal de Vigilancin Sanitéria (ANVISA), Medicamentos. Cimara de
Regulagfio do Mereado de Medicamentos (CMED). Disponivel em:

<htip:/portal,anvisa,gov, brfemed/apresenineac™>, Acesso em: 27 mar, 2020,
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1. Insta esclarecer que até a atual data, o medicamento Atalureno
(Translarna™) ndo foi localizado na CMED. assim nfio serd possivel informar o Preco
Fébrica de ta) tabela,

E o parecer.

A 4% Vara Federal do Rio de Janeiro, da Seciio Judicidria do Rio de
Janeiro, para conhecer e tomar as providéncias que entender cabive&zis.
E DA SILVA

CHEILA TOBIAS DA HORA BASTOS ALINE P |
Farmacéutica armsacéutica

CRF-RJ 14680 RF-RJ 13063
ID. 4.391.364-4

MARCELA MACHADO DURAO
Assisteate de Coordenacio
CRE-R1I 11517
1D, 4,216.235-6

FLAVIO AFONSO BADARO
Assessor-chefe
CRF-RJ 10,277
1D.436.473-02



