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O presente parecer visa atender 4 solicitagiio de informacdes técnicas da 1° Vara
Federal de Macaé, da Segdo Judicidria do Rio de Janeiro, quanto ao medicamento Burosumabe.

I— RELATORIO

1. De acordo com os documentos médicos do Hospital Universitario Pedro Ernesto
(Evento I_LAUDQ9_Pégina | e Evento | RECEITI! Péaina [). emitidos em 05 de novembro de
2021, pela médica| |o Autor tem raquitismo

hipofosfatémico ligade ao X-dominante, diagnosticado em novembro de 2015. Apresenia baixa
estaura grave, cranjossinostose, deformidade em membros inferiores, pulsos alargados, dores
osseas, (raqueza muscular, alleragSes radioldgicas compativeis com raquitismo e hipofosfatemia,
aumento da fosfatase alcalina e diminuigéio da taxa de reabsorcio de fosfato renal. Foi mencionado
que o Autor jd necessitou de trés cirurgias ortopédicas para corregdo de deformidades de membros
inferiores. Assim. para tratamento do quadro relatado, foi prescrito o medicamento Burosumabe
30mg/mL com administragdo por via subcutinea, de 15/15 dias, na dose de 17.8mg ou 0,6mL
{0.8mg/lg), com malior brevidade possivel. Peso do Autor: 2225ke. Foram mencionadas as
seguintes ClassificagBes Internacionais de Doengas (CID-10): E83.3 — Distarbios do
mefabolismo do féstoro e ES5.0 — Raquitismo ativo.

2. Em Evento 1_EXMMEDI0_Pégina 1 encontra-se genotipagem de variante do
gene PHEX em impresso do laboratéric Mendelics Anadlise Gendmica, liberado em 22 de
de/cmbro de 2021, evidenciando presenca. em hemizigose. da variante p. LeulS’/’Phefs* 4 no_gene
PHEX.

1] — ANALISE
DA LEGISLACAO

1. A Politica Nacional de Medicamentos ¢ a Politica Nacional de Assisténcia
Farmacéutica estio dispostas, respectivamente, na Portaria de Consolidagio 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 organizagio da assisléncia farmacéutica em trés componentes: Bésico, Estratégico
e Especcializado. - E, define as normas para o financiamento dos componenies 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 execugo do Componenle Especializado da Assisténcia
Farmacéutica no ambito do SUS.
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g, 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 Atengdio Primadria a4 Salde no
ambito do Sistema Unico de Salde.

3. 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
Relagdo Estadual dos Medicamentos Essencials (REME-R.).

6. A Deliberagiio CIB-RJ n° 5.743 de 14 de margo de 2019 dispde sobre as normas de
execucdo e financiamento do Componente Bésico da Assisténcia Farmacéutica (CRAF) no dmbito
do SUS no Estado do Rio de Janeiro e, em seu artigo 4°, estabelece o Elenco Minimo Obrigatdrio
de Medicamentos Essenciais do Componente Bésico da Assisténcia Farmacéutica no Estado do Rio
de Janeiro,

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

s. No tocante ao Municipio de Macaé, em consondncia com as legislacdes
supramencionadas, esse definiu o seu elenco de medicamentos, a saber, Relagiio Municipal de
Medicamentos Essenciais —~ REMUME — Macaé 2017.

0. A Portaria de Consolidag@io n® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, Anexo
XXXVII, institui 2 Politica Nacional de Atengfio Integral ds Pessoas com Doencas Raras e as
Diretrizes para a Atengdo Integral as Pessoas com Doenges Raras no SUS. Para efeito deste Anexo,
considera-se doenga rara aquela que afeta até 65 pessoas em cada 100.000 individuos, ou seja, 1,3
pessoas para cada 2.000 individuos,

DO QUADRO CLINICO

1. A hipofosfatemia ligada ao cromossomo X (HLX) é considerada uma doenga
ultrarrara, cronicamente debilitante e deformante. No Brasil, a definicfio de doenca rara estabelece
que seja uma patologia que afeta até 65 individuos em cada 100,000 habitantes. De acordo com o
website de referéncia em doencas raras e medicamentos 6rfios OrphaNet, a HLX apresenta uma
prevaléncia mundial de 1 —9 casos para cada 1 milhdio de habitantes. Isso equivale a 0,1 — 0,9 casos
para cada 100.000 habitantes no mundo. E uma doenga causada por mutagfes no gene regulador do
fosfato com homologiz s endopeptidases do cromossomo X (PHEX), que leva a perda de fungéio
do mesmo, gerando erros na detecgiio de fosfato e aumento dos niveis de fator de crescimento de
[Tbroblastos 23 (FGF23). Os maiores achados clinicos na XLH sfio hipofosfatemia, retardo no
crescimento, raquitismo efou osteomaldcia. Anormalidades esqueléticas siio sinais precoces de
HLX. Fraturas, perdas auditivas, problemas dentdrios e osteomaldcia podem aparecer além da
perda de qualidade de vida associada. O tratamento convencional € realizado com administracio de
fosfato e vitamina D. Esta nio é uma terapia com alvo no mecanismo fisiopatoldgico da doenga,
resumindo-se & tentativa de minorar a hipofosfatemia e o excesso de horménio da paratireoide. A
reposi¢do oral de fosfato e vitamina D s3o insuficientes para atender 20s objetivos do tratamento,
ndo fogrando alterar a densidade mineral éssea da coluna e quadril em adultos e estfio associados a
efeitos adversos importantes. Considera-se a possibilidade de inibicfo da atividade do FGF23 como
uma medida terapéulica linica para doengas hipofosfatémicas causadas pelo excesso de FGF23',

r

' B_RASIL Ministério da Saiide. Secretaria de Atengfio Especializada & Saide, Secretania de Cigncia, Teenologia, Inovagdo ¢ [nsumos Estmtégicos em
Snixde. Poniaria Conjunta N°® 02, de 11 de janciro de 2022, Aprovat o Protocolo Clinico ¢ Direirizes Tempéuticas de Raguitismo ¢ Osteomalicia. Disponivel

e <hnp:ﬂconiIcc.gav.brfimngesa‘?mrocolMOZZOZ(!I_POR’I‘AL_l’ortu:i::_(foujunta_2_1'CDT_Raquilismo_e_Dslcmnalacimjull‘). Acesso oant: 1 fev,
2022.
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2. O raquitismo ¢ definido como a deficiéncia de mineralizagdo na placa epifisdria
(ou placa de crescimento) na erianga e geralmente se manifesta como deformidade ossea, dor O6ssea
e velocidade de crescimento comprometido, Existem vdrios subtipos de raquitismo, dentre eles: o
dependente de vitamina D (defeitos do metabolismo da vitamina D), o nutricional (causado pela
deficiéncia nutricional de vitamina D efou célcio e/ou fosfato) e o raquitismo hipofosfatémico
ligndo ao cromossomo X (tipo de raquitismo resistente ao tratamento com vitamina D, secundario
& perda renal de fosfato) chamado também de hipofosfatemia ligada ao cromossomo X!,

-~

3. Q tratamento da HLX busca promover o crescimento, melhorar os sinais
radioldgicos e histoldgicos de raquitismo e osteomaldcia, reduzir as dores em ossos ou articulagdes
e prevenir (ou pelo menos reduzir) as deformidades esqueléticas. Na auséncia de um tratamento
especifico para a doenca, o tratamento convencional, realizado com administracio de metabélitos
orais de fosfato e vitamina D, tem por objetivo reduzir as deformidades e melhorar o ritmo de
crescimento dos pacientes acometidos pela doenca’,

DO PLEITO

[ O Burosumabe estd indicado para o tratamento de hipofosfatemia ligada ao
cromossomo X (raquitismo hipofosfatémico ligado ao X; sigla em inglés XLH, X-linked
hypophosphaiemia) em pacientes adulitos e pedidtricos a partir de 1 ane de idade?.

11 -- CONCLUSAO

[ O Autor, cursa com raquitismo hipofosfatémico ligado ao N-dominante, com
solicitagdio médica para (ratamento com Burosumabe,

2, Isto posto, informa-se que o medicamento Burosumabe apresenta indicacio em
bula? para o tratamento da hipofosfatemia ligada ao cromossomo X — quadro do Autor.

-

3. Quanto & disponibilizagio no SUS, elucida-se que o pleito Burosumabe, foi
incorporado pelo Sistema Unico de Satide — SUS para o tratamento da hipofosfatemia ligada ao
cromossomo X em criancas conforme Protocolo Clinico ¢ Diretrizes Terapéuticas (PCDT) de
Raquitis;no e Osteomaldcia’, e, conforme disposto na Portaria SCTIE/MS N° 1, de 19 de fevereiro
de 2021°.

4, Acrescenta-se que, de acordo com o Decreto n° 7.646, de 21 de dezembro de
20117, hd um prazo de 180 dias, a par(ir da data da publicaciio, para efetivar a oferta desse
medicamento no SUS. Apos consulta ao Sistema de Gerenciamento da Tabela de Procedimentos,
Medicamentos ¢ OPM do SUS — SIGTAP, na competéncia de 02/2022. constatou-se que ©
Burosumabe ainda nio integra nenhuma lista oficial de medicamentos do Componentes Bésico,
Estratégico e Especializado, para dispensagdo no SUS.

5. Destaca-se que hipofosfatemia ligada ao cromossomo N {(HLX) € considerada
ums doenca rara. Nesse sentido, o Ministério da Salde instituiu a Politica Nacional de Atencio
Integral as Pessoas com Doencas Raras. aprovando as Diretrizes para Atengéo Integral as Pessoas

2 Bula do medicomento Burosumabe {Crysvita™) por Ultmgenyx Brasil Famsacéntiea Lida, Disponivel em;
<htips:fcomsultas,anvisa.gov.bi/#/bulado/qMnumeroRegistro=1 39640002>, Acesso em: 14 oy, 2022

* DOU = Didrio Oficial da Unifio. Poraria SCTIE/MS N° 1. de 19 de [tvereiro de 2021

Toma pilbilica a decisdo de incorporar o Burosumabe para o tralamento da hipofosfatermia ligada ap eromossamn X em erangas conforme Protocolo Clinico
¢ Diretrizes Terupéuticas (PCDT) ¢ ndo incorporr o Burosumabe par o tratamento da hipefositemia ligada ao cromessomo X em adultos, no dimbito do
Sistema Unico de Saiide - SUS. Dispanivel em. <htps:fwvww.in.govbifenfweb/don/-/portaria-setic/ms-n-1-dg-19-de-feverciro-de-2021-304454700>,
Acesso ent: 14 fev, 2022,

* BRASIL Deerero 1° 7.646, de 21 de dezembro e 201 1. Dispde sobre a Comissio Nacional de Incorporacdo de Tecnologins no sistema linico de Soide e
sobre o processo administrativo para incorporagdo, exclusio ¢ alieragdo de tecnoloyias em saiide pelo Sisteina Unica de Satide — SUS, e dd outras
providéncias. Disponivel em: <hup:/Avww.planalio.gov.befecivil_03/_At02011-2014/20] {/Decreto/D7646, htin>. Acesso ens: 14 fev, 2022,
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com Doengas Raras no ambito do SUS e instituiu incentivos financeiros de custeio. Ficou
estabelecido que a Politica Nacional de Atengfio Integral as Pessoas com Doencas Raras® tem como
objetivo reduzir a mortalidade, contribuir para a redugdo da morbimortalidade e das manifestacdes
secundarias 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.

6. 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 consideragédo a incorporagéo de tecnologias pela Comissdo Nacional de Incorporacéo
de Tecnologias no SUS (CONITEC), de maneira a qualificar o cuidado das pessoas com doengas
raras.

7. Para a doenga em questdo foi publicada uma atualizacio do Protocolo Clinico e
Diretrizes Terapéuticas do Raquitismo e Osteomalécia', incluindo o medicamento Burosumabe no
tratamentd” da hipofosfatemia ligada ao cromossomo X. Ainda conforme o PCDT, o paciente
elegivel ao tratamento com Burosumabe, deve abarcar o diagnéstico genético de HLX e ter
entre um ano e 17 anos de idade' — descri¢do compativel com o quadro apresentado pelo Autor.

8. Quanto ao prego dos medicamentos, 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 autorizacio de preco maximo
pela Camara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos (CMED)°.

9. De acordo com publicagio da CMED’, o Pregco Fibrica (PF) deve ser utilizado
como referéncia quando a aquisi¢do dos medicamentos nio 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 Resolugéo n® 3 de 2011, e o Preco Maximo de Venda ao Governo
(PMVG) ¢ utilizado como referéncia quando a compra for motivada por ordem judicial, e sempre
que a aquisi¢do contemplar medicamentos relacionados no rol anexo ao Comunicado n° 6. de 2013.

10. Assim. considerando a regulamentagdo vigente, em consulta a Tabela de precos

CMED o Burosumabe 30mg/mL, possui PF a R$ 61.655.23 e o0 PMVG R$ 48.380.86, no ICMS
20%3.

E o parecer.

A 1" Vara Federal de Magaé, da
conhecer e tomar as providéncias que e

agrJudicidria do Rio de Janeiro, para

GABRIELA CARRARA FERNAJ
Farmacéutica

CRF-RJ21.047

ID. 5083037-6

MARCELA MACHADO DUR
Assistente de Coordenagio
CRF-RI 11517
ID. 4.216.255-6

AFONSO BADARO
Assessor-chele
CRF-RJ 10277
1. 436.475-02

*BRASIL, Ministéno da Sadde Portaria n® 199, de 3 de Janewo de 2014 Disponivel

<hupi/fbysms.saude.gov. br/bys/saudelegis/gm/20 14/pr0199_30_ 01 2004 himl- Acesso em: 20 dez 2021

“BRASIL, Ministério da Satide. Agéncia Nacional de Vigilanera Sanitaria (ANVISA). Medicamentos. Camara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos
(CMED) Disponivel em: <hip: //portal anvisa.gov.br/emed/apresentacno> Acesso em: 14 fev. 2022

" BRASIL. Ministério da Saide. Agéncia Nacronal de Vigilineia Sanitivia (ANVISA), Cmary de Regulagio do Mercado de Medicamentos (CMED).
Pregos maximos de medicamentos por principio ativo, para compras publicas. Prego fabrica (PF) e prego miximo de venda ao governo (PMVG) Disponivel
em: ~http:/portal anvisa.gov, br/documents/374947/5866895/LISTA CONFORMIDADE_GOV_2020 05 v1.pdf3a4 1630f=7344-42¢c-b8be-
8198bba7c205>. Acesso em: |4 fev, 2022

*BRASIL Ministério da Satide Agéneia Nacional de Vigilancia Sanitiria (ANVISA). Lista de Pregos de Medicamentos. Disponivel em:

<https:/Awww.gov br/anvisa/pt-br/assuntos; medicamentos/cmed precosarquivos-ista_contorinidade gov 2022 02 v] pdf>. Acesso em: 14 fev, 2022,
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