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PARECER TECNICO/SES/SJ/NATJUS-FEDERAL N° 1025/2021

Rio de Janeiro, 18 de outubro de 2021.

Processo n° 5006129.93.2021.4.02.5112,
ajuizado por | |

O presente parecer visa atender a solicitacdo de informacdes técnicas da 12 Vara
Federal de Itaperuna, da Secdo Judiciaria do Rio de Janeiro, quanto ao medicamento Nusinersena

12mg/5mL (Spinraza®).

| - RELATORIO

1. De acordo com laudo médico (Evento 1 LAUDO7, pag. 1), emitido em 20 de maio de 2021,
pela neurologista| | em impresso préprio, o Autor, 30

anos, apresenta diagnostico de atrofia muscular espinhal tipo 1V, confirmado por teste genético
de biologia molecular que revelou delecdo do gene SMN1. Apresenta a0 exame neuroldgico
fraqueza muscular progressiva de predominio proximal, com atrofia muscular, arreflexia profunda,
complicagOes osteo-articulares por flacidez muscular, tendo incapacidade em deambular sem ajuda
de terceiros, passando a maior parte do tempo restrito a cadeira de rodas. Estado mental esta
conservado. Exame eletroneuromiografico foi compativel com degeneragdo muscular. Foi
mencionada a seguinte Classificacdo Internacional de Doencgas (CID-10): G12.1 — Outras atrofias
musculares espinais hereditarias.

2. Anexado ao processo (Evento 1_EXMMEDS, pags. 1 e 2), encontra-se laudo de exame de estudo
molecular da atrofia moscular espinhal 5q, em impresso do laboratério Hermes Pardini, realizado
pelo Autor em 15 de marco de 2021, com resultado de: gene SMN1 = 1 cdpia e gene SMN2 = 2
copias. Interpretacdo: foi identificada 1 cépia do gene SMNL1, resultado sugestivo de portador de
delecéo no gene SMN1.

11 — ANALISE DA
LEGISLACAO

1. A Politica Nacional de Medicamentos e a Politica Nacional de Assisténcia Farmacéutica estdo
dispostas, respectivamente, na Portaria de Consolidacdo n° 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017 e
na Resolucdo 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: Basico, Estratégico e Especializado.
E, define as normas para 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.
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4. A Deliberagdo 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 Relagdo Estadual
dos Medicamentos Essenciais (REME-RJ).

5. A Deliberagdo CIB-RJ n° 5.743 de 14 de marco de 2019 dispbe sobre as normas de execugdo e
financiamento do Componente Bésico 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.

6. A Deliberacdo CIB-RJ n° 6.059 de 09 de janeiro de 2020 atualiza a Deliberacdo 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.

7. A Portaria de Consolidacdo n° 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, institui a Politica Nacional
de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras, na forma do Anexo XXXVIII.

DO QUADRO CLINICO

1. As atrofias musculares espinhais (AME) sdo um grupo diverso de desordens genéticas que
afetam o neur6nio motor espinhal. As diferentes formas de AME estdo associadas a numerosas
mutacGes genéticas e significativa variabilidade fenotipica. A AME 5q é a forma mais comum entre
esse grupo de doencas neuromusculares hereditarias autossémicas recessivas caracterizadas pela
degeneracdo dos neurdnios motores na medula espinhal e tronco encefalico. A AME 5q é a causa
mais frequente de morte infantil decorrente de uma condicdo monogénica, apresentando uma

prevaléncia de 1-2 em 100.000 pessoas e incidéncias de 1 a cada 6.000 até 1 a cada 11.000 nascidos

vivos®.

2. A AME 5q é causada por alteragdes no locus do gene de sobrevivéncia do neurdnio motor,
localizado na regido 5g11.2-13.3 do cromossomo 5. Na AME 5q, ambas as copias do éxon 7 do
gene SMNL1 estdo ausentes em cerca de 95% dos pacientes afetados. Nos 5% restantes, pode haver
heterozigose composta (delecdo em um alelo e mutacdo de ponto no outro alelo) ou, mais
raramente, em casos de consanguinidade, mutacio de ponto em homozigose. E importante ressaltar
que a perda completa de SMN é uma condigdo letal e que a SMA ¢ causada por baixos niveis de
SMN - ndo sua auséncia total. E por isso que ndo foram identificados pacientes com AME que

sejam nulos tanto para a SMN1 quanto para a SMN21.

3. A AME ¢ uma doenca neuromuscular de manifestacdo clinica variavel, genética e rara. E
subdividida clinicamente em cinco tipos (AME tipos 0, 1,2, 3 e 4), definidos pela idade de
aparecimento dos sintomas e pelas habilidades motoras alcancadas. Assim, pessoas com a mesma
doenca podem apresentar niveis de acometimento e manifestacfes clinicas diferentes, como
individuos que ndo conseguem se sentar de forma independente, individuos que se sentam, mas ndo
andam, ou individuos que andam, mas que podem perder essa habilidade com a progressdo da
doenca. Apesar das diferencas clinicas, pessoas com todos os tipos de AME tém a mesma doenca,
0s sinais e sintomas sdo causados pela disfuncéo e morte de neurdnios motores devido a

IBRASIL. Ministério da Satde. Portaria Conjunta N° 15, de 22 de outubro de 2019. Aprova o Protocolo Clinico e Diretrizes
Terapéuticas da Atrofia Muscular Espinhal 5q tipo I. Disponivel em:
<http://conitec.gov.br/images/Protocolos/Portaria_Conjunta_PCDT_Atrofia_Muscular_Espinhal_5q_Tipo-l.pdf>. Acesso em: 14 out.
2021.
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diminuicdo da quantidade funcional de proteina SMN. Forma mais branda da doenca, a AME tipo
4 é também uma das mais raras, representando menos de 5% dos novos casos. Na maioria das
vezes, 0s primeiros sintomas aparecem a partir da segunda ou terceira década de vida. Pessoas com
AME tipo 4 ndo apresentam dificuldades respiratérias ou de alimentacdo. Os pacientes podem
apresentar hipotonia e reflexos musculares diminuidos, apresentando dificuldades, por exemplo,
para subir e descer escadas ou para se levantar do ch@o. No entanto, levam a vida muito semelhante
a populacdo sem a doenga. estes pacientes apresentam uma expectativa de vida semelhante a da

populacdo sem a doengaz.

DO PLEITO

1. Nusinersena (Spinraza®) ¢ um oligonucleotideo anti-senso ou anti-sentido que permite a
inclusdo do exon 7 durante o processamento do RNA mensageiro de SMNZ2, transcrito a partir do
DNA (gene SMNZ2). Esta indicado para o tratamento da atrofia muscular espinhal 5q (AME). Ha

dados limitados em pacientes com idade superior a 18 anos 3

111 - CONCLUSAO

1. Em sintese, segundo os documentos médicos acostados (Evento 1_LAUDO?7, pag.
1) e (Evento 1 EXMMEDS, pags. 1 e 2), trata -se de Autor, 30 anos, com diagnostico de atrofia
muscular esplnhal tipo 1V, confirmado por teste genético de biologia molecular que revelou
delecdo do gene SMIN1.

2. No que refere a indicagio do medicamento pleiteado Nusinersena 12mg/smL (Spinraza®),
informa-se que nos documentos médicos anexados aos autos (Evento 1 _LAUDO7, pag. 1) e
(Evento 1_EXMMEDS, péags. 1 e 2), ndo consta prescri¢do indicando o referido medicamento no
tratamento do Autor. Sendo assim, para uma inferéncia acerca da indicacdo do medicamento
pleiteado, sugere-se a emissdo/envio_de documento médico, atualizado, legivel e datado que
esclareca o plano_terapéutico completo do Autor, composto por dosagem e posologia do
medicamento.

3. No que tange a disponibilizacdo pelo SUS, o Nusinersena 12mg/5mL €é disponibilizado pela
Secretaria de Estado de Saude do Rio de Janeiro (SES/RJ), por meio do_Componente Especializado
da Assisténcia Farmacéutica (CEAF), para o tratamento da atrofia muscular espinhal (AME) 5q,
apenas do tipo I, conforme disposto na Portaria N° 24 de 24 de abril de 2019, que aprova a sua
incorporagéo“, e conforme os critérios previstos no Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas da

Atrofia Muscular Espinhal 5q tipo 1, e ainda conforme o disposto na Portaria de Consolidagéo n°
2/IGM/MS, de 28 de setembro de 2017 (Titulo IV) e na Portaria de Consolidacdo n°® 6/GM/MS, de
28 de setembro de 2017, que estabelecem as normas de financiamento e de execucédo do CEAF no
ambito do SUS. Assim, ndo contempla a atrofia

muscular espinhal tipo 1V.

2IQVIA. Guia de discusséo sobre a Atrofia Muscular Espinhal (AME) no Brasil.
<https://br.biogen.com/content/dam/corporate/pt_BR/refresh_images/Livro_Brasil_novembro2019.pdf>. Acesso em: 14 out. 2021.

Bula do medicamento Nusinersena (Spinraza®) por Biogen Brasil Produtos Farmacéuticos Ltda. Disponivel em: @
<https://consultas.anvisa.gov.br/#/bulario/g/?nomeProduto=Spinraza >. Acesso em: 14 out. 2021.

4BRASIL. Ministério da Satide. Comissio Nacional de Incorporacéo de Tecnologias no SUS — CONITEC. Portaria N° 24 de 24 de abril
de 2019. Disponivel em: <http://conitec.gov.br/images/Relatorios/Portaria/2019/PortariaSCTIE-24.pdf>. Acesso em: 14 out. 2021.
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4. Elucida-se que o medicamento pleiteado Nusinersena 12mg/smL (Spinraza®) até o momento
ndo foi submetido a anélise da Comissdo Nacional de Incorporacéo de Tecnologias do Ministério
da Saude (CONITEC-MS)5 para o tratamento do quadro clinico apresentado pelo Autor

—atrofia muscular espinhal tipo IV e Outras atrofias musculares espinais hereditarias (CID-
10: G12.1).

5. Ademais, informa-se que este Nucleo ndo identificou Protocolo Clinico e Diretrizes
Terapéuticas (PCDT®) publicado ou em elaboracéo’ para atrofia muscular espinhal_(AME) tipo
1V, quadro clinico apresentado pelo Autor (Evento 1_LAUDO7, pég. 1), e, portanto, ndo ha lista
oficial de medicamentos que possam ser implementados nestas circunstancias.

6. Acrescenta-se ainda que AME é uma doenca neuromuscular de manifestacdo clinica variavel,
genética e rara. Nesse sentido, o Ministério da Salde instituiu a Politica Nacional de Atencdo
Integral as Pessoas com Doencas Raras, aprovando as Diretrizes para Atencao Integral_as Pessoas
com Doencas Raras no &mbito do SUS e instituiu incentivos financeiros de custeio. Ficou
estabelecido que a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras® tem como
objetivo reduzir a mortalidade, contribuir para a reducdo da morbimortalidade e das manifestacdes
secundarias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas, por meio de agBes de promogéo,
prevencéo, deteccdo precoce, tratamento oportuno, reducgdo de incapacidade e cuidados paliativos.

7. Ainda de acordo com a referida Politica, o Ministério da Saude ficou responsavel por
estabelecer, através de PCDT, recomendaces de cuidado para tratamento de doengas raras,
levando em consideracdo a incorporagdo de tecnologias pela CONITEC, de maneira a qualificar o
cuidado das pessoas com doencas raras. Para o tipo de atrofia muscular apresentada pelo
Requerente, a saber - atrofia muscular espinhal tipo 1V, até 0 momento ainda ndo foi publicado
Protocolo.

8. Em atencdo ao questionamento do Despacho Judicial (Evento 3_ DESPADECL1, pég. 1), cabem
as seguintes consideracoes

e Destinacdo do medicamento/ Aprovacdo de seu uso pela autoridade sanitaria nacional
(ANVISA) - De acordo com a bula® aprovada pela ANVISA, o medicamento pleiteado

Nusinersena 12mg/smL (Spinraza®), possui indicacdo prevista para o tratamento da
atrofia muscular espinhal 59 (AME).

e Fornecimento pela rede publica de salde; qual o ente federativo responsavel por
sua dispensacdo - vide item 3 desta Concluséo

e Evidéncia cientifica da eficacia no tratamento proposto — é importante destacar que de
acordo com a bula® aprovada pela ANVISA, o medicamento pleiteado Nusinersena
12mg/5mL (Spinraza®), em pacientes com diagndstico de Atrofia Muscular Espinhal

(AME) com os fenétipos clinicos Tipo 0 e Tipo 1V ndo foram incluidos no programa de
desenvolvimento de estudos clinicos envolvendo o medicamento. Com isso, a decisao pelo

SComissio Nacional de Incorporacéo de Tecnologias — CONITEC. Tecnologias demandadas. Disponivel em: <
http://conitec.gov.br/tecnologias-em-avaliacao>. Acesso em: 14 out. 2021.

6Comissio Nacional de Incorporacéo de Tecnologias no SUS — CONITEC. Disponivel em: < http://conitec.gov.br/index.php/protocolos-
e-diretrizes>. Acesso em: 14 out. 2021.

"BRASIL. Ministério da Satide. Comissio Nacional de Incorporacéo de Tecnologias no Sistema Unico de Sadde. Protocolos e

Diretrizes do Ministério da Satde. Disponivel em: <http://conitec.gov.br/pcdt-em-elaboracao>. Acesso em: 14 out. 2021.

8BRASIL, Ministério da Satide. Portaria n° 199, de 3 de janeiro de 2014. Disponivel:
<http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2014/prt0199_30_01_2014.html>. Acesso em: 14 out. 2021.
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tratamento deve ser baseada na avaliacdo individualizada feita por um especialista, com
base nos beneficios esperados para os perfis fenotipicos destes pacientes AME (Tipo 0 e
Tipo 1V), balanceado com os potenciais riscos do tratamento com o referido medicamento.

e Existéncia de medicamentos genéricos correspondentes — ndo existem genéricos do
medicamento pleiteado Nusinersena 12mg/5mL (Spinraza®).

9. No que concerne ao valor domedicamento Nusinersena 12mg/smL (Spinraza®), no Brasil para
um medicamento ser comercializado no pais é preciso obter o registro sanitario na Agéncia
Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) e a autorizacdo de preco méximo pela Cémara de

Regulacdo do Mercado de Medicamentos (CMED)g.

10. De acordo com publicagdo da CMEDY, o Preco Fabrica (PF) deve ser utilizado como
referéncia quando a aquisi¢cdo 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 Resolucdo n° 3 de 2011, e o Preco Méximo de Venda ao Governo
(PMVG) é utilizado como referéncia quando a compra for motivada por ordem judicial, e sempre
que a aquisicdo contemplar medicamentos relacionados no rol anexo ao Comunicado n° 6, de 2013.

11. Assim, considerando a regulamentacdo vigente, em consulta a Tabela de Precos CMED, o

Nusinersena 12mg/5mL (Spinraza®) SOL INJ CT FA VD TRANS X 5ML possui 0 menor prego
de fabrica consultado, correspondente a R$ 428060,46 e o menor preco de venda ao governo

consultado, correspondente a R$ 341598,20, para o ICMS 20%?1.

E o parecer.

A 12 Vara Federal de Itaperuna, da Se¢do Judicidria do Rio de Janeiro, para
conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.

CHEILA TOBIAS DA HORA BASTOS MARCELA@*ADO DURAO
Farmacéutica Assistent oordenagéo
CRF-RJ 14680 CRF-RJ 11517
ID. 4.216.255-6

FLAVIO AFONSO BADARO
Assessor-chefe
CRF-RJ 10.277
ID. 436.475-02

9BRASIL Ministério da Saide. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA). Medicamentos. Camara de Regulacéo do
Mercado de Medicamentos (CMED). Disponivel em: <http://portal.anvisa.gov.br/cmed/apresentacao>. Acesso em: 14 out. 2021.
10BRASIL. Ministério da Satide. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA). Camara de Regulacdo do Mercado de
Medicamentos (CMED). Precos maximos de medicamentos por principio ativo, para compras publicas. Preco fabrica (PF) e preco
méximo de venda ao governo (PMVG). Disponivel em:
<http://portal.anvisa.gov.br/documents/374947/5866895/LISTA_CONFORMIDADE_GOV_2020_05_v1.pdf/3a41630f-7344-42ec-
b8hc-8f98bba7c205>. Acesso em: 14 out. 2021.
1BRASIL Ministério da Satde. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA). Lista de Pregos de Medicamentos. Disponivel em:
< https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/medicamentos/cmed/precos/arquivos/lista_conformidade_2021_10_v2.pdf >. Acesso em: 14
out. 2021.
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