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O presente parecer visa atender a solicitagdo de informagdes técnicas da 1* Vara
Federal de Volta Redonda da Sec¢iio Judicidria do Estado do Rio de Janeiro, quanto ao
medicamento Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®).

1 - RELATORIO

1. De acordo com laudo e receituario médicos em impresso do Centromedic
(Eventol _ATESTMED7 pags. | ¢ 2. e Eventol ATESTMEDS pag. 1) emitidos em 12 de agosto
de 2020 pelo médico | 0 Autor, nascido em 24/02/2019, ¢ portador
de Atrofia Muscular Espinhal Tipo 1. Desde o diagnéstico através de teste genético, iniciou o
tratamento_com o medicamento Nusinersena (Spinraza®) assim _como_terapia multidisciplinar
(fonoaudiologia, nutrigio, terapia ocupacional e fisioterapia motora e respiratoria). Consta prescrito
o uso do medicamento Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma™), uma vez que ele esta
indicado para a faixa etaria do Autor e tem demonstrado resultados bastante positivos na regressiio
da doenga, aumentando sobrevida e melhorando o desenvolvimento neuropsicomotor,

Il - ANALISE
DA LEGISLACAO

1. A Politica Nacional de Medicamentos ¢ a Politica Nacional de Assisténcia
Farmacéutica estdo dispostas, respectivamente, na Portaria de Consolidagio n® 2/GM/MS, de 28 de
setembro de 2017 ¢ na Resolug@io n® 338/CNS/MS, de 6 de maio de 2004, e suas respectivas
atualizagGes.

2. A Portaria de Consolidagio n® 6/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, e suas
tuahzacdcs dispdem. também, sobre a organizagio da assisténcia farmacéutica em trés
componentes: Basico, Estratégico e Especializado. E. define as normas para o financiamento dos
componentes estratégico e especializado da assisténcia farmacéutica.

3. A Portaria de Consolidagio n® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, ¢

atualizagdes, estabelece, inclusive, as normas de financiamento e de execugdo 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 da Atengao Primaria a Sadde no
ambito do Sistema Unico de Satde. '
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5. A Deliberagio CIB-RJ n° 1.589, de 09 de feverciro 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 Deliberagio CIB-RJ n® 5.743 de 14 de margo de 2019 dispde sobre as normas de
execugdo ¢ financiamento do Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica (CBAF) no ambito
do SUS no Estado do Rio de Janeiro e, em seu artigo 4°, estabelece o Elenco Minimo Obrigatério
de Medicamentos Essenciais do Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica no Estado do Rio
de Janeiro.

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

8. No tocante a0 Municipio de Volta Redonda, em consonéncia com as legislagdes
supramencionadas, esse definiu o seu elenco de medicamentos, a saber, Relagdo Municipal de
Medicamentos Essenciais, REMUME - Volta Redonda, disposta na Portaria SMS/VR 046/2013.

DO QUADRO CLINICO

1. As Atrofias Musculares Espinhais (AME) sio um grupo de doengas
neuromusculares hereditarias autossomicas recessivas, caracterizadas pela degeneragio dos
neurbnios motores na medula espinhal e tronco encefilico, resultando em fraqueza muscular
progressiva. Essas atrofias sdo consideradas a causa genética mais comum de mortalidade infantil,
com dados epidemiolégicos escassos e controversos. Estudos realizados fora do Brasil. relatam
uma prevaléncia de AME 5q de 1-2 em 100.000 pessoas ¢ incidéncias variando de | a cada 6.000
até | a cada 11.000 nascidos vivos'.

2. A AME 5q pode ser clinicamente subclassificada em duas categorias, de inicio
precoce ou tardio, que se manifestam em cinco fendtipos (tipo I a IV), de acordo com a idade de
inicio da doenga e funglio motora. Apesar da e\usteng_:dcssas classificagdes, a presenca de
hlporrcﬂema, hipotonia, atrofia e fraqueza muscular é comum aos subtipos: afinal, trata-se de uma
unica doenga'.

3. A AME tipo I, também denominada AME severa, doenga de Werdnig-Hoffmann
ou AME aguda, se caracteriza pelo inicio precoce (de 0 a 6 meses de idade), pela falta de
habilidade de sentar-se sem apoio e pela curta expectativa de vida (menor que 2 anos). Criangas
assim diagnosticadas tém pouco controle da cabega, com choro e tosse fracos. Antes de completar
I ano de idade, ndo sdo mais capazes de engolir ¢ se alimentar. A fraqueza de tronco ¢ membros
normalmente se dirige para os misculos intercostais, o que dificulta o desenvolvimento normal do
ciclo respiratério. Apesar dos misculos intercostais serem afetados, o diafragma inicialmente é
poupado. O risco de mortalidade precoce esta usualmente associado com disfungdio bulbar e
complicagdes respiratorias®. Apesar de essas criangas apresentarem historicamente uma curta
expectativa de vida (menos de 2 anos), gragas a melhora dos cuidados clinicos nos tltimos anos,
tem sido observado um aumento da sobrevivéncia®.

' Ministério da Swiide. SECRETARIA DI CIENCIA, TECNOLOGIA E INSUMOS ESTRATEGICOS DEPARTAMENTO DI
GESTAO E INCORPORACAQ DE TECNOLOGIAS EM SAUDE COORDE NACAO DE AVALIACAO E MONITORAMENTO DE
T[( NOLOGIAS. Nusinersena para Atrofia Muscular Espinhal Sq. Relatorio de recomendagdo. n® 449, abril. 2019.
* BAIONI M.T.C., AMBIEL C.R.; e al. Atrofia muscular expinhal diagndstico, tratamento ¢ perspectivas futuras. Jomal Peditrico, v,
86, n. 4, 2010. Disponivel em: <hipfwww.sciclo.brscielo php?script=sei_arttext&pid=50021-735720 10000400004 >. Acesso em: 10
set. 2020,
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DO PLEITO
1. Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®) é uma terapia génica baseada em

um vetor viral adeno-associado, indicada para o tratamento de pacientes pediatricos abaixo de 2
anos_de_idade com atrofia_muscular_espinhal (AME), com: mutagdes bialélicas no gene de
sobrevivéncia do neurdnio motor 1 (SMN1) e ding,m’mico clinico de AME do tipo I; ou mutagdes
bialélicas no gene de sobrevivéncia do neurénio motor | (SMNI1) ¢ até 3 copias do gene de
sobrevivéncia do neurdnio motor 2 (SMN2)'.

111 - CONCLUSAO

l. Em resumo, trata-se de Autor com diagnédstico de Atrofia Muscular Espinhal
Tipo 1 (AME), ja em uso do medicamento Nusinersena (Spinraza®), mas com indicagio de uso do
medicamento Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®), dose tinica.

2. Salienta-se que a A AME ¢ uma doenga altamente incapacitante ¢ ¢ a causa mais
comum de mortalidade infantil dentre as condigOes hereditarias. Sua heterogeneidade clinica
resulta em dificuldades para o desenvolvimento de terapias efetivas ¢ de estudos clinicos
adequados. Q_objetivo_do_tratamento ¢ promover melhoras na funcdo motora e retardar a

progressio de doenca’.

3. Inicialmente, cumpre informar que o medicamento Onasemnogeno
abeparvoveque (Zolgensma®) foi recentemente registrado junto & Agéncia Nacional de Vigilancia
Sanitaria (ANVISA). em 17 de agosto de 2020, para o tratamento de pacientes pedidtricos abaixo
de 2 anos de idade com atrofia muscular espinhal (AME)',

4. Dessa forma, o medicamento aqui pleiteado possui_indicagiio que consta em bula
aprovada pela ANVISA para o tratamento da condigio clinica descrita para o Autor, conforme
relato médico (Eventol _ATESTMED7 péags. | ¢ 2) - AME tipo 1.

5. O pleito Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®) niio_integra nenhuma
lista oficial de medicamentos (Componente Basico, Estratégico ¢ Especializado) dispensados pelo
SUS, no ambito do municipio de Volta Redonda e do estado do Rio de Janeiro.

6. De acordo com o banco de dados da Comissdo Nacional de Incorporagio de
Tecnologias no SUS (CONITEC). verificou-se que o Onasemnogeno abeparvoveque
(Zolgensma™) niio foi avaliado para o tratamento da AME tipo 1.

7. Conforme busca em outras agéncias internacionais de avaliagdo de tecnologias.
constatou-se que:

e em setembro de 2018, o National Institute of Clinical Excellence (NICE) iniciou o processo
de avaliagio do Onasemnogene abeparvovee no Reino Unido. com previsio de
publicagdo do documento final para Margo de 2021;

© Bula do medicamento Onasenmmogeno  abeparvoveque  (Zolgensma®) por Novariy  Biociéneias S.A. Disponivel eny: <
hitps:Zeonsultas.anvisa gov bri#/medicamentos/2535 1030622202065 momeroduto=zolgensma>. Acesso em: 10 ser. 2020,
 Ministério da Saide. SECRETARIA DE CIENCIA, TECNOLOGIA L INSUMOS ESTRATEGICOS DEPARTAMENTO DE
GESTAO E INCORPORACAO DE TECNOLOGIAS EM SAUDE (‘(X)RD!"N/\C!\(') DE AVALIACAO E MONITORAMENTO DI
TECNOLOGIAS - Monitoramenio do HORIZONTI TECNOLOGICO Disponivel eny:
<http://conitec, gov. briimagesfArtigos _Publicacoes 0200904 _informe_AMI- pdl =

acesso em 13 set 2020
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¢ em margo de 2020, houve uma solicitagio de reembolso pelo medicamento em questdo ao
Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health (CADTH) com previsio de
publicagdio da recomendagio final para novembro/dezembro de 2020.

8. Destaca-se que segundo Parecer Técnico-Cientifico do Nicleo de Avaliagio de
Tecnologias em Satde (NATS-HSL). que através de uma busca ¢ andlise sistematicas de
evidéncias cientificas disponiveis avaliou a eficicia e seguranca do medicamento Onasemnogene
abeparvovee no tratamento da Atrofia Muscular Espinhal. as evidéncias siio insuficientes para
qualquer conclusdo valida, de forma que a recomendagdo para seu uso ¢ incerta ¢ os resultados dos
seis estudos em andamento podem mudar qualquer conclusio®.

9. As opgles terapéuticas disponiveis para a AME no SUS incluem as terapias niio
medicamentosas multidisciplinares incluindo medidas gerais de suporte com intervengdes de
fisioterapia, cuidados respiratorios, terapia nutricional suplementar, fonoaudiologia. etc'.

10. Para o tratamento medicamentoso da Atrofia Muscular Espinhal Tipo 1. a
Secretaria de Estado de Saide, através do Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica,
o incorporou o Nusinersena 2.4 mg/ml_solucdo injetdvel 5 ml aos pacientes que perfazem os
critérios de inclusdo definidos pelo Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas da Atrofia Muscular
Espinhal 5q tipo I°,

I Em consulta ao Sistema Nacional de Gestdo da Assisténcia Farmacéutica —
HORUS, do Ministério da Satde, verificou-se que o Autor niio_possui cadastro no CEAF para o
recebimento do medicamento padronizado Nusinersena.

12. Contudo, foi informado em documento médico acostado aos autos
(Eventol _ATESTMED7_pag. 1) que o Autor ¢ acompanhado por equipe multidisciplinar e ja esta
em uso do medicamento Nusinersena. Ressalta-s¢ aqui_gue este medicamento também é
considerado de alto custo.

13. A titulo de informagio o medicamento aqui pleitcado Onasemnogene
abeparvovee esta indicado em dose Ginica, o que difere daquele padronizado pelo SUS,
Nusinersena, o qual deve ser utilizado com dose de indugiio e posteriormente com dose de

manutengio a cada 04 meses, todas por via intratecal®.

14, Deste modo, tendo em vista as evidéncias disponiveis. convém reiterar que se trata
de um medicamento recém registrado no dmbito nacional, com auséncia de avaliagdo por parte de
CONITEC.

15. No que concerne ao valor do medicamento pleiteado, 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 Vigilincia Sanitaria (ANVISA) ¢ a autorizagiio
de prego maximo pela Camara de Regulagio do Mercado de Medicamentos (CMED), que ¢
divulgado no site da ANVISA. A metodologia de precificaciio adotada pela CMED busca garantir
que os precos maximos de entrada de medicamentos novos no pais niio sejam superiores ao menor
prego encontrado numa cesta de nove paises e que também ndo acarretem custo de tratamento mais
alto. em comparagio as alternativas terapéuticas ja existentes para a mesma enfermidade, a ndo ser

* Nicleo de Avaliagio de Tecnologias em Sagde (NATS-HSL). Parccer Téenico-Cientifico. Avaliagdo da clicicia ¢ segurangs do
medicamento Onasemnogene abeparvovee no tratamento da Atrofia Muscular Espinhal, Disponivel em: < Wips-//www.enj jus.br/e-
natjus/arquivo-download php?hash=c6d4955ad87 11591632240 1¢69313bh23909cd9d > Acesso em: 10 set. 2020,

" Minsstério da Safde. Seeretaria de Atenglio Especializada i Saide. Portaria Conjunta n®1 5 de 22 de outubro de 2019, Protocolo Clinico
¢ Diretrizes Terapéuticas da Atrofia Muscular Espinhal 5q Tipo I Disponivel em <
hup://conitec. gov br/images/Protocolos/Portaria_Conjunta PCDT_Atrofia_Muscular_Espinhal_Sq_Tipo-Lpdl > Acesso em: 10 set,
2020.
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que seja comprovada sua superioridade em comparagiio a elas’.

16. De acordo com publicagio da CMED®, para as aquisigdes piblicas de
medicamentos, existem em vigor dois tetos méaximos de pregos: o Prego Fabrica (PF) e o Prego
Maximo de Venda ao Governo (PMVG). onde o PF ¢ o teto de prego pelo qual um laboratério ou
distribuidor pode comercializar um medicamento no mercado brasileiro ¢ 0 PMVG € o resultado da
aplicagdo do Coeficiente de Adequagdo de Pregos (CAP) sobre o PF, O PF deve ser utilizado como
referéncia quando a aquisiciio dos medicamentos nao for determinada por ordem judicial e os
medicamentos ndo se encontrarem relacionados no rol anexo ao Comunicado n® 6. de 2013, que
regulamenta o artigo 4° da Resolugdo n® 3 de 2011. Ja o PMVG ¢ utilizado como referéncia quando
a compra for motivada por ordem judicial, ¢ sempre que a aquisi¢gdo contemplar medicamentos
relacionados no rol anexo ao Comunicado n® 6, de 2013"".

17. Contudo. o medicamento pleiteado ndo esta descrito ainda na Tabela de pregos
CMED “,

E o parecer.

A 1° Vara Federal de Volta Redonda da Seciio Judiciaria do Estado do Rio de
Janeiro, para conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.

LEOPOLDO JOSE DE OLIVEIRA NETO ALNE P‘? QA DA SILVA
Farmacéutico ceutica
CRF-RJ 15023 N URF- RJ 13065

1D, 4391.364-4

MARCELA MACHADO DURAO
Assistente de Coordenagio
CRF-RI 11517
1D. 4.216.255-6

FLAVIO AFONSO BADARO
Assessor-chefe
CRF-RJ 10.277
D). 436,475-02

"BRASIL Ministério da Sadde. Agéneia Nacional de Vigilincia Sanitdria (ANVISA). Medicamentos, Climara de Reguelagdo do Mercado
de Medicamentos (CMED). Disponivel em: <hitp-/portal anvisa gov. br/cmed/apresentacao—=. Acesso em: 15 set, 2020,

BRASIL. Mimistério da Saude. Agéncia Nacionsl de Vigildncia Sanitdria (ANVISA). Cimara de Regulagdo do Mercado de
Medicamentos (CMED). Pregos miéiximos de medicamentos por principio ativo, para compras publicas, Prego Iitbrica ('F) ¢ prego
miximoe de venda a0 governo (PMVG). Disponivel em; ~
htip://portal anvisa gov. br/idocuments/374947/5866895/LISTA_CONFORMIDADE _GOV_2020_05_vI.pdf3ad 1 630£-7344—42cc-h8be-
R1U8bba7c205>. Acesso em: 15 set. 2020.

"RBRASIL. Ministénio da Saude. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitania tANVISA). Lista de Pregos de Medicamentos. Disponivel eny:
< hitp://portal anvisa.gov br/listas-de-precos/>. Acesso em: 15 se1. 2020,
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