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PARECER TECNICO/SES/SJ/INAT — FEDERAL N° 0488/2022
Rio de Janeiro, 01 de junho de 2022.

Processo n° 5038980-87.2022.4.02.5101,
ajuizado por Marcele Mendes e Silva.

O presente parecer visa atender a solicitacdo de informagdes técnicas da 42
Vara Federal do Rio de Janeiro, da Secdo Judicidria do Rio de Janeiro, quanto ao

medicamento Risdiplam (Evrysdi®).

| - RELATORIO

1. De acordo com os documentos médicos da Rede SARAH de Hospitais de Reabilitagdo e
Hospital Universitario Gaffrée e Guinle (Evento 1_EXMMED11/12_P4gina 1), emitidos
pelas médicas| ™ ] " ] ]

| a Autora, 30 anos, tem diagnostico de atrofia muscular

espinhal do tipo 3, confirmado por teste genético. Os sintomas tiveram inicio no segundo
ano de vida. Clinicamente, a Autora apresenta tetraparesia flacida e arreflexa, de
predominio proximal. A locomog&o é realizada exclusivamente através de cadeira de rodas
motorizada. E dependente do auxilio de terceiros para a realizacio da maioria das atividades
de vida diaria. Trata-se de deficiéncia fisica grave de carater permanente. Classificacdes
Internacionais de Doengas (CID-10): G12.1 — Outras atrofias musculares espinhais
hereditarias e G82.3 — Tetraplegia flacida. Foi prescrito a Autora:

®)

* Risdiplam 0,75mg/mL (Evrysdi™~) — tomar 5mg diariamente.

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 Resolucéo n® 338/CNS/MS, de 6 de maio de 2004.

2. A Portaria de Consolidacdo 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.

3. A Portaria de Consolidacdo 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 &mbito do SUS.

4. A Portaria n° 2,979, de 12 de novembro de 2019, institui o Programa Previne Brasil, que
estabelece 0 novo modelo de financiamento de custeio da Atengdo Primaria a Salde no
ambito do Sistema Unico de Saude.
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5. A Deliberacdo 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 Relacdo
Estadual dos Medicamentos Essenciais (REME-RJ).

6. A Deliberacdo CIB-RJ n° 5.743 de 14 de marco de 2019 dispde sobre as normas de
execucdo e 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 Deliberagdo CIB-RJ n° 6.059 de 09 de janeiro de 2020 atualiza a Deliberacdo CIB n°
5.743 de 14 de marc¢o de 2019, no que tange aos repasses de recursos da Unido destinados ao
Componente Basico da Assisténcia farmacéutica.

8. A Resolugdo SMS n° 3733 de 14 de junho de 2018, definiu o elenco de medicamentos,
saneantes, antissépticos, vacinas e insumos padronizados para uso nas unidades da Secretaria
Municipal de Saude do Rio de Janeiro, compreendendo os Componentes Basico, Hospitalar,
Estratégico e Bésico e Hospitalar, a saber, Relacdo Municipal de Medicamentos Essenciais
no ambito do Municipio do Rio de Janeiro (REMUME-RIO), em consonancia com as
legislagdes supramencionadas.

9. A Portaria de Consolida¢do n°® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, Anexo XXXVIII,
institui a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras e as
Diretrizes para a Atengdo Integral as Pessoas com Doencas Raras no SUS. Para efeito deste
Anexo, considera-se doenca rara aquela que afeta até 65 pessoas em cada 100.000
individuos, ou seja, 1,3 pessoas para cada 2.000 individuos.

DA PATOLOGIA

1. A atrofia muscular espinhal (AME 5q) é uma doenca neurodegenerativa, rara, com
heranga genética autossdmica recessiva e apresenta uma incidéncia de aproximadamente 1
em cada 10.000 nascimentos. A doenca é causada por uma dele¢do ou mutagdo homozigotica
do gene 1 de sobrevivéncia do motoneurénio (SMN:), localizado na regido telomérica do
cromossomo 5g, sendo que o ndmero de cOpias de um gene semelhante a ele (SMN>),
localizado na regido centromérica, é o principal determinante da severidade da doenca. Essa
alteracdo genética no gene SMN:1 é responsével pela reducdo dos niveis da proteina de
sobrevivéncia do motoneurdnio (SMN). O gene SMN:z ndo compensa completamente a
auséncia da expressdao do SMN:1 porque produz apenas 25% da proteina SMN. A falta da
proteina SMN leva a degeneragdo de motoneurdnios alfa (a) localizados no corno anterior da
medula espinhal, o que resulta em fraqueza e paralisia muscular proximal progressiva e
simétrica. A doenca é classificada conforme a gravidade e a época do inicio dos sintomas em
pelo menos quatro subtipos principais: severa (tipo I, AME aguda ou doenca de Werdnig-
Hoffmann); intermediaria (tipo Il ou ame crénica); branda (tipo 3, AME juvenil ou doenca
de Kugelberg-Welander); e tipo IV (AME adulta). A mortalidade e a morbidade sdo

relacionadas diretamente com a idade do inicio das manifestagﬁesl'z.

1BAIONI M.T.C., AMBIEL C.R., ET AL, Atrofia muscular espinhal: diagnéstico, tratamento e perspectivas futuras. J
Pediatr. (Rio J) Vol 86, no4 Porto Alegre July/Aug. 2010. Disponivel em:
<http://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S0021-75572010000400004>. Acesso em: 31 mai. 2022

2ZANOTELLI, P. et al. Atrofia Muscular Espinhal (AME) - Diagnostico e aconselhamento genético. Projeto Diretrizes.
Associacdo Médica Brasileira (AMB). Disponivel em: <https://amb.org.br/wp-content/uploads/2021/08/ATROFIA-
MUSCULAR-ESPINHAL-FINAL-01.02.2021.pdf>. Acesso em: 31 mai. 2022.
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2. A AME tipo 3, AME juvenil ou doenca de Kugelberg-Welander, possui um quadro
clinico mais brando, com inicio das manifestagdes ocorrendo ap6s 18 meses de vida.
Clinicamente, caracteriza-se por fraqueza e atrofia muscular das por¢fes proximais dos
membros, hipotonia, e arreflexia tendinea profunda. Os pacientes chegam a deambular em
algum momento da vida. A marcha tem um padrdo anserina devido a fragueza proximal nos
membros inferiores, e usualmente observa-se o sinal de Gowers. Disfuncao bulbar € minima
e ocorre tardiamente no curso da doenca. Apesar do curso mais benigno do tipo 3, observa-
se uma piora lentamente progressiva do quadro motor podendo ocorrer perda da capacidade
para marcha na evolugdo da doenca, embora a sobrevida seja proxima da normalidade2.

DO PLEITO

1. Risdiplam (Evrysdi®) ¢ um modificador do splicing (maturacdo) do pré-mRNA de
sobrevivéncia do neurbnio motor 2 (SMN2) desenvolvido para tratar a atrofia muscular
espinhal (AME) causada por mutacBes no gene SMNL1 presente no cromossomo 5q que
levam a deficiéncia na sintese da proteina SMN. A deficiéncia na proteina SMN funcional é
0 mecanismo fisiopatol6gico de todos os tipos de AME. Risdiplam aumenta e mantém os
niveis funcionais da proteina SMN. Esté indicado para o tratamento de atrofia muscular

espinhal (AME).

111 - CONCLUSAO

1. Refere-se a Autora com diagndstico clinico e molecular de atrofia muscular espinhal
(AME) tipo 3 e tetraparesia flacida. Apresenta solicitacdo médica para tratamento com

Risdiplam (Evrysdi®).

2. Diante do exposto, informa-se que o medicamento pleiteado Risdiplam (Evrysdi®) esté
indicado_em bula3® para tratamento do quadro clinico apresentado pela Autora — atrofia
muscular espinhal.

3. Destaca-se que o medicamento Risdiplam foi_avaliado pela Comissdo Nacional de
Incorporacdo de Tecnologias (CONITEC) para o tratamento de pacientes com atrofia
muscular espinhal (AME) dos tipos 1, 2 e 3, com as seguintes decisdes vigentes:

* Portaria SCTIE/MS n° 19 de 14 de marg¢o de 2022 — incorpora, ho &mbito do Sistema
Unico de Saude — SUS, o Risdiplam para o tratamento de atrofia muscular espinhal
(AME) tipo 1%.

» Portaria SCTIE/MS n° 17, de 11 de marco de 2022 — incorpora 0 Risdiplam para o
tratamento da atrofia muscular espinhal (AME) tipo 2, e ndo incorpora o
Risdiplam para o tratamento da atrofia muscular espinhal (AME) tipo 3a, no
ambito_do SUS®. Portanto, o tipo de AME apresentado pela Autora ndo esta
contemplado.

3 ANVISA. Bula do medicamento Risdiplam (Evrysdi®) por Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A.. Disponivel em:
<https /[consultas.anvisa.gov.br/#/bulario/gq/?numeroRegistro=101000670>. Acesso em: 31 mai. 2022.

4 DOU - Diério Oficial da Unido. Portaria SCTIE/MS n° 19 de 14 de marco de 2022.
Disponivel em: <http://conitec.gov.br/images/Relatorios/Portaria/2022/20220314_Portaria_19.pdf>. Acesso em: 01 abr. 2022.

5 DOU - Diério Oficial da Unio. Portaria SCTIE/MS n° 17, de 11 de marco de 2022. Disponivel em:
<http://conitec.gov.br/images/Relatorios/Portaria/2022/20220314_Portaria_17.pdf>. Acesso em: 31 mai. 2022.
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4. Para o tratamento da atrofia muscular espinhal, o Ministério da Salde publicou, por meio
da Portaria Conjunta SAS/SCTIE n° 03, de 18 de janeiro de 2022, o Protocolo Clinico e
Diretrizes Terapéuticas da atrofia muscular espinhal 5q tipos 1 e 25. Para o tratamento
da atrofia muscular espinhal 5q do tipo 3 ainda ndo foi publicado PCDT, portanto, ainda
ndo lista de medicamentos padronizados no SUS para o tipo 3.

5. Acrescenta-se ainda que AME é uma doenca neuromuscular de manifestacdo clinica
variavel, genética e rara. Nesse sentido, o Ministério da Saude instituiu a Politica Nacional
de Atencdo Integral as Pessoas com Doengas Raras, aprovando as Diretrizes para_Atencdo
Integral as Pessoas com Doencas Raras no ambito do SUS e instituiu incentivos financeiros
de custeio. Ficou estabelecido que a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com
Doengas Raras’ tem como objetivo reduzir a mortalidade, contribuir para a_reducdo da
morbimortalidade e das manifestacfes secundarias e a melhoria da qualidade de vida das
pessoas, por meio de a¢fes de promocdo, prevencdo, detec¢do precoce, tratamento oportuno,
reducdo de incapacidade e cuidados paliativos.

6. Ainda de acordo com a referida Politica, 0 Ministério da Saude ficou responsavel por
estabelecer, através de PCDT, recomendac@es de cuidado para tratamento de doencas raras,
levando em consideracdo a incorporagdo de tecnologias pela CONITEC, de maneira a
qualificar o cuidado das pessoas com doengas raras.

7. No que concerne ao valor, no Brasil, para um medicamento ser comercializado
é preciso obter o registro sanitario na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) e
a autorizacdo de preco maximo pela Camara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos

(CMED)®.

8. De acordo com publicacdo da CMED?, o Preco Fabrica (PF) deve ser utilizado como
referéncia quando a aquisi¢do dos medicamentos néo 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 Resolucéo n° 3 de 2011, e o Pregco Maximo de Venda ao
Governo (PMVG) é 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.

9. Assim, considerando a regulamentacdo vigente, em consulta a Tabela de Precos CMED,
para o ICMS 20%, tem-se:1°

6 CONITEC. Portaria conjunta n°03, de 18 de janeiro de 2022. Aprova o Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas da Atrofia
Muscular Espinhal 5q tipos 1 e 2. Disponivel em:
<http://conitec.gov.br/images/Protocolos/20220201_PORTAL_Portaria_Conjunta_3_PCDT_AME_5q_Tipos_lell.pdf>. Acesso
em: 31 mai. 2022.

"BRASIL, Ministério da Saude. Portaria n° 199, de 3 de j janeiro de 2014. Disponivel:

<http: /lbvsms.saude. gov. br/bvs/saudeleg|s/gm/2014/prt0199 30_01_2014.html>. Acesso em: 31 mai. 2022.

8 BRASIL Ministério da Saude. 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: 31 mai.
2022.

9BRASIL. Ministério da Saude. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA). Camara de Regulacéo do Mercado de
Medicamentos (CMED). Precos maximos de medicamentos por principio ativo, para compras publicas. Preco fabrica (PF) e
preco maximo 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-b8bc-8f98bba7c205>. Acesso em: 31 mai. 2022.

10BRASIL Ministério da Sadde. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA). Lista de Precos de Medicamentos.

Disponivel em: <https://www.gov.br/anvisa/pt-
br/assuntos/medicamentos/cmed/precos/arquivos/lista_conformidade_gov_2022_05_v1.pdf/@@download/file/LISTA_CONFO
RMIDADE_GOV_2022_05_v1.pdf >. Acesso em: 31 mai. 2022.
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- Risdiplam (Evrysdi®) — apresenta preco de fabrica correspondente a R$ 64.230,45
e preco de venda ao governo correspondente a R$ 50.401,64.

E o parecer.

A 42 Vara Federal do Rio de Janeiro, da Se¢do Judiciaria do Rio de
Janeiro, para conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.

GABRIELA CARRARA
Farmacéutica
CRF-RJ 21.047
ID: 5083037-6

MARCELA MACHADO DURAO
Assistente de Coordenagao
CRF-RJ 11517
ID. 4.216.255-6

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