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Processo n® 5003344-83.2020.4.02.5116.
ajuizado por |

neste  ato  renresentadp  por

O presente parecer visa atender a solicitagéo de informacdes técnicas da 1*
Vara Federal de Macaé, da Segiio Judicidria do Rio de Janeiro, quanto ao medicamento
Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®).

I - RELATORIO

1. De acordo com os documentos médicos do Instituto Neurologico de
Diagnéstico e Tratamento — INDT (Evento 1_LAUDO10_Paginas 1/2), emitidos em 01 de
dezembro de 2020 pelo médico | lo
Autor, 1 ano e 5 meses apresenta amiofrofia espinhal tipo L. O diagndstico foi confirmado
através de andlise molecular pelo método MLPA, o qual resultou em auséncia de cépias do
gene SMN; e quatro copias do gene SMN,. Foi mencionada a seguinte Classificacio
Internacional de Doengas (CID-10): G12.0 — Atrofia muscular espinal infantil tipo I. O
médico  solicita, com urgéncia, o medicamento Omnasemnogeno abeparvoveque
(Zolgensma®) — 01 ampola,

2. Em Evento [, EXMMEDS, Piginas 1/2, encontra-se exame laboratorial em
impresso do Mendelics Andlise Gendmica, liberado em 26 de fevereiro de 2020
evidenciando dele¢o em homozigose no gene SMN|, resultado que confirma o diagnéstico
de amiotrofia espinhal (AME),

11 - ANALISE
DA LEGISLACAO

I. A Politica Nacional de Medicamentos e a Politica Nacional de Assisténcia
Farmacéutica estdo dispostas, respeotwamemc na Portaria de Consolidagiio n® 2/GM/MS, de
28 de setembro de 2017 e na Resolugéio n® 338/CNS/MS, de 6 de maio de 2004.

2. A Portaria de Consolidagdo n°® 6/GM/MS, de 28 de setembro de 2017,
dispde, também, sobre a organizagdo da assisténcia farmacéutica em trés componentes:
Bésico, Estratégico e Especializado. E, define as normas para o financiamento dos
componentes estratégico e especializado da assisténcia farmacéutica.
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3. A Portaria de Consolidagdo n® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017,
estabelece, inclusive, as normas de financiamento e de execugdio 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 Atengiio Primaria a
Saide no ambito do Sistema Unico de Saide.

5. A Deliberagiio CIB-RJ n® 1.589, de 09 de fevereiro de 2012 relaciona os
medicamentos disponiveis no &mbito do Estado do Rio de Janeiro e/ou Municipios definindo
a Relag@o 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 execugdio ¢ 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 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
Deliberag@io CIB n° 5.743 de 14 de margo de 2019, no que tange aos repasses de recursos da
Unido destinados ao Componente Bésico da Assisténcia farmacéutica.

8. A Portaria de Consolidagiio n® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, institui
a Politica Nacional de Atengiio Integral as Pessoas com Doengas Raras, na forma do Anexo
XXXVIIL

DO QUADRO CLINICO

1. A atrofia muscular espinhal (AME) ¢ uma doenga neurodegenerativa com
heranga genética autossomica recessiva. A doenga ¢ causada por uma delegio ou mutagiio
homozigética do gene 1 de sobrevivéncia do motoneurdnio (SMN,), localizado na regidio
telomérica do cromossomo 5q13, sendo que o nimero de copias de um gene semelhante a ele
(SMN:), localizado na regido centromérica, ¢ o principal determinante da severidade da
doenga. Essa alteragio genética no gene SMN; é responsdvel pela redugiio dos niveis da
proteina de sobrevivéncia do motoneurénio (SMN). O gene SMN: ndo compensa
completamente a auséncia da expressio do SMN; porque produz apenas 25% da proteina
SMN. A falta da proteina SMN leva & degeneragio de motoneurdnios alfa («) localizados no
corno anterior da medula espinhal, o que resulta em fraqueza e paralisia muscular proximal
progressiva e simétrica. A classificagfio clinica da AME é dada pela idade de inicio e
méxima funglio motora adquirida, sendo entdo dividida em: 1) severa (tipo [, AME aguda ou
doenca de Werdnig-Hoffmann); 2) intermedidria (tipo Il ou AME crénica); 3) branda (tipo
I, AME juvenil ou doenga de Kugelberg-Welander); e 4) tipo IV (AME adulta). Outros
autores classificam a AME em apenas trés categorias: severa, intermedidria e branda’,

2. A AME tipo I ou doenga de Werdnig-Hoffmann, tem inicio precoce
geralmente se manifesta entre 0 — 6 meses. E a forma mais comum, com 58% dos casos e

TBAIONI M.T.C., AMBIEL C.R. Atrofia muscular espinhal: diagndstico, tratamento e perspectivas futuras. J Pediatr, v. 86, n.
4, p; 261-270, 2010. Disponivel em: <http//www.sciclo.br/pdffjped/vB6nd/a04vB6nd pdl=. Acesso em; 16 dez. 2020,
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também a mais grave. As criangas apresentam hipotonia grave e precoce, sio incapazes de
sentar sem apoio e tem expectativa de vida de até 24 meses. Criangas assim diagnosticadas
tém pouco controle da cabega, com choro e tosse fracos. Antes de completar 1 ano de idade,
ndo sdo mais capazes de engolir e se alimentar. A fraqueza de tronco e 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 € poupado. O risco de mortalidade precoce estd usualmente associado com
disfuncio bulbar e complicagdes respiratorias. Apesar de essas criangas apresentarem
historicamente uma curta expectativa de vida, gragas & melhora dos cuidados clinicos nos
ultimos anos, tem sido observado um aumento da sobrevivéncial.

DO PLEITO

1. Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®) uma suspensio para infusdo
intravenosa. E uma terapia génica baseada em um vetor viral adeno-associado, indicada para
o tratamento de pacientes pedidtricos abaixo de 2 anos de idade com atrofia muscular
espinhal (AME), com: mutagdes bialélicas no gene de sobrevivéncia do neurbnio motor 1
(SMN;) e diagnéstico clinico de AME do tipo 1; ou mutacdes bialélicas no gene de
sobrevivéncia do neurénio motor 1 (SMN)) e até 3 copias do gene de sobrevivéncia do
neurdnio motor 2 (SMN»),

11l - CONCLUSAO

. Refere-se a Autor com diagnéstico laboratorial apontando atrofia muscular
espinhal tipo I (AME I), com solicitagdo de Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®)
- 01 ampola.

2. Neste ponto, cabe elucidar que a dose recomendada de Onasemnogeno
abeparvoveque (Zolgensma®) é de 1,1 = 10" genomas virais por kg (gv/kg). O kit de
Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®™) consiste em 2 volumes de frasco (5.5 mL ou
8,3 mL). Todos os frascos possuem uma concentragéo nominal de 2,0 x 10Pgv/mL. A dose e
o kit apropriados de Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®) sio determinados pelo
peso corporal do paciente. Apresenta-se como_uma suspensdo para infusio intravenosa
destinado ao tratamento de dose Gnica’.

3. Ressalta-se  que o medicamento  Onasemnogeno abeparvoveque
(Zolgensma®) € fornecido como um kit personalizado para atender as necessidades de
dosagem para cada paciente e cada kit contém: dois (2) a nove (9) frascos de
Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma")’,

4. Isso posto, para que este Nicleo possa inferir com seguranga a respeito da
indicagio do medicamento Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®), solicita-se

* BAIONI M.T.C., AMBIEL C.R.; et al. Atrofia muscular espinhal: diagnéstico, tratamento e perspectivas futuras, Jornal
Pedidtrico, v. 86, n. 4, 2010. Disponivel em: <http:/fwiww.scielo.br/sciclo. php?seript=sci_arttext&pid=S0021-
75572010000400004>, Acesso em: 16 dez. 2020.

' Bula do medicamento Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®) por Novartis Biociéncias S.A. Disponivel em:
<https:/foonsultas. anvisa gov. br/#/medicamentos/2535 1030622202065/ 2 nomeProduto=zolgensma>. Acesso em: 16 dez. 2020.
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emissiio _de documento médico recente, datado, legivel que contemple o plano
terapéutico do Autor e que esclareca detalhadamente o _esquema posolégico a_ser
administrado, mencionando ainda, o nimero de kits necessdrios para o tratamento.

5. No que tange a disponibilizagdo do medicamento pleiteado no dmbito do
SUS, cabe informar que:

¢ Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®) niio integra nenhuma lista oficial de
medicamentos (Componente Bésico, Estratégico e Especializado) dispensados pelo
SUS, no ambito do municipio de Macaé e do estado do Rio de Janeiro.

6. Para o tratamento da atrofia muscular espinhal tipo I, o Ministério da
Salde publicou a Portaria Conjunta n® 15, de 22 de outubro de 2019, que aprova o Protocolo
Clinico e Diretrizes Terapéuticas para a referida doenga’ e, por consegumte a Secretaria de
Estado de Satide do Rio de Janeiro (SES/RJ) disponibiliza também por meio do Componente
Especializado da Assisténcia Farmacéutica (CEAF), aos pacientes que se enquadrem nos
critérios do referido Protocolo, bem como nos das Portarias de Consolidagio n°® 2/GM/MS e
n® 6/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, que definem as regras de execugiio e
financiamento do aludido Componente, o medicamento Nusinersena 12mg/5mL.

7. Em consulta ao Sistema Informatizado de Gestdo ¢ Monitoramento de
Medicamentos Especializados (SIGME) da Secretaria de Estado de Saide do Rio de Janeiro
verificou-se que o Autor encontra-se cadastrado no Componente Especializado da
Assisténcia Farmacéutica (CEAF), para a retirada do medicamento Nusinersena 12mg/5ml.,
com LME em vigéncia até 31/12/2020.

8. Elucida-se que o medicamento Onasemnogeno abeparvoveque
(Zolgensma®), de acordo com o banco de dados da Comissio Nacional de Incorporagio de
Tecnologias no SUS (CONITEC), niio foi avaliado para o tratamento da AME,

9. Conforme busca em outras agéncias internacionais de avaliaclio de
tecnologias, constatou-se que:

e Em setembro de 2018, o National Institute of Clinical Excellence (NICE) iniciou o
processo de avaliagio do Onasemnogene abeparvovec no Reino Unido, com
previsdo de publicagio do documento final para Margo de 2021;

Em margo de 2020, houve uma solicitagdo de reembolso pelo medicamento em
questdo ao Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health (CADTH) com
previsdo de publicagdo da recomendagdo final para novembro/dezembro de 2020,

10. Destaca-se que segundo Parecer Técnico-Cientifico do Nicleo de Avaliagdo
de Tecnologias em Saade (NATS-HSL), que através de uma busca e andlise sistematicas de
evidéncias cientificas disponiveis avaliou a eficdcia ¢ secguranca do medicamento
Onasemnogene abeparvoveque no fratamento da atrofia muscular espinhal, as
evidéncias sfio insuficientes para qualquer conclusdo valida, de forma que a recomendagio

' BRASIL. Ministério da Sadde. Comissiio Nacional de Incorporecdio de Teenologias no SUS — CONITEC. Pertaria N* Portaria
Conjunta n® 15, de 22 de outubro de 2019, Disponivel em:

<http://conitec.gov, briimages/Relatorios/Portania/2019/PortariaConjunta_ SCTIE_SAS 15 _2019.pdi>. Acesso em: 16 dez
2020.
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para seu uso € incerta e os resultados dos seis estudos em andamento podem mudar qualquer
X3
conclusdo’.

11. Em atengdo ao despacho judicial (Evento 4 DESPADECI1 Pégina 2),
informa-se que ndo ha contraindicagdes descritas em bula para o tratamento com o
medicamento Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®™)®.

12 Faz-se importante destacar que o Onasemnogeno abeparvoveque
(Zolgensma®) é transportado e fornecido congelado (< -60 °C) em frascos transparentes.
Apos o recebimento, deve-se colocar o kit imediatamente em um refrigerador entre 2°C a
8°C. Onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®) € estavel por até 14 dias apds o
recebimento, quando armazenado entre 2°C a 8°C. Nido pode ser recongelado e deve ser
utilizado at¢ 14 dias apoés o recebimento. Apds descongelado, Omnasemnogeno
abeparvoveque (Zolgensma®™) deve ser administrado assim que possivel. Apds preparo da
seringa, deve ser infundido em até 8 horas. Cada frasco ¢ para uso Gnico’.

13.

Ministério da Salide publicou a Portaria n® 199 de 30 de janeiro de 2014 que instituiu a
Politica Nacional de Atencdio Integral as Pessoas com Doenc¢as Raras, aprovando as
Diretrizes para Atengdo Integral s Pessoas com Doengas Raras no ambito do Sistema Unico
de Saide (SUS) e instituiu incentivos financeiros de custeio. Ficou estabelecido que a
Politica Nacional de Atencdo Integral s Pessoas com Doencas Raras® tem como objetivo
reduzir a mortalidade, contribuir para a redugdo da morbimortalidade e das manifestagdes
secunddrias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas, por meio de agdes de promogio,
prevengdo, detecgdo precoce, tratamento oportuno, redugdo de incapacidade e cuidados
paliativos.

14, Ainda de acordo com a referida Politica, o Ministério da Saide ficou
responsavel por estabelecer, através de PCDT, recomendagdes de cuidado para tratamento de
doengas raras, levando em consideragiio a incorporagiio de tecnologias pela CONITEC, de
maneira a qualificar o cuidado das pessoas com doengas raras. Na Proposta de Priorizacio
para a elaboragdio de PCDT, atrofia muscular espinhal consta dentre as anomalias congénitas

ou de manifestagdo tardia’. Cumpre reiterar que o PCDT da referida doenca foi aporvado
scgundo a Portaria Conjunta n® 15, de 22 de outubro de 2019, conforme item 6 da conclusio.

15. No que concerne ao valor dos medicamentos no Brasil considerando as
regras atualmente vigentes, antes que um medicamento possa ser comercializado no pais é
preciso obter o registro sanitario na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) ¢ a
autorizagdo de preco maximo pela Camara de Regulagio do Mercado de Medicamentos
(CMED), que € divulgado no site da ANVISA. A metodologia de precificagiio adotada pela
CMED busca garantir que os pregos maximos de entrada de medicamentos novos no pais

* Nicleo de Avaliagdio de Tecnologias em Satde (NATS-HSL). Parecer Técnico-Cientifico. Avaliagiio da eficicia ¢ seguranga
do medicamento Onasemnogene abeparvovee no tratamento da Atrofia Muscular Espinhal. Disponivel em:

<hutps://www.cnj jus. brie-natjus/zrquivo-download  php?hash=c644955ad87 115916322401 693 3bb259b%ed9d>. Acesso em;
16 dez. 2020,

" BRASIL, Mmistério da Sande. Portaria n® 199, de 3 de janciro de 2014, Disponivel:

<http://bvsms.saude.gov. br/bvs/saudelegis/em/Z014/prt0199_30_01_2014.hml>. Acesso em: 16 dez, 2020.

TCONITEC. Comissdo Nacional de Incorporaciio de Tecnologias no SUS. Relatério de Recomendagdo ~ Priorizagiio de
Protocolos ¢ Diretrizes Terapluticas para Atengdo Integral as Pessoas com Doengas Raras. Margo/2015. Disponivel em:
<http://conitec. gov br/images/Relatorios/201 5/Relatrio_PCDT_DoennsRaras CP_FINAL_142 2015 pdf >. Acesso em23 out.
2020.
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ndo sejam superiores a0 menor prego encontrado numa cesta de nove paises e que também
ndo acarretem custo de tratamento mais alto, em comparagdo as alternativas terapéuticas ja
existentes para a mesma enfermidade, a ndo ser que seja comprovada sua superioridade em
comparago a elas®.

16. De acordo com publicagio da CMED’, para as aquisigdes plblicas de
medicamentos, existem em vigor dois tetos maximos de pregos: o Prego Fébrica (PF) e o
Prego Méaximo 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 e o
PMVG é o resultado da aplicagdo do Coeficiente de Adequagdo de Pregos (CAP) sobre o PF.
O PF deve ser utilizado como referéncia quando a aquisicio dos medicamentos ndo 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 é utilizado como referéncia quando a compra for motivada por ordem judicial, e
sempre que a aquisigio contemplar medicamentos relacionados no rol anexo ao Comunicado
n° 6, de 2013°.

17. Assim, salienta-se que o medicamento Onasemnogeno abeparvoveque
(Zolgensma®) ainda nfio_tem preco estabelecido pela CMED condigiio necessdria para que
seja comercializado no pais ¢/ou ter 0 pedido de incorporagio no SUS, caso ocorra, avaliado
pela Comissiio Nacional de Incorporagio de Tecnologias no Sistema Unico de Saiide
(CONITEC)".

E o parecer.

A 1" Vara Federal de Macaé, da Se¢iio Judicidria do Rio de Janeiro,
para conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.

GABRIELA CARRARA
Farmacéutica
CRF-RJ 21.047
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RF-RJ 11517
1D-4:216.255-6
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FLAVIO AFONSO BADARO
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