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PARECER TECNICO/SES/SJ/NATJUS-FEDERAL N° 0639/2022

Rio de Janeiro, 05 de julho de 2022.

Processo n® 5000213.57.2022.4.02.5140,
ajuizado por | |
representada por | }

O presente parecer visa atender & solicitagdo de informag@es técnicas da 23* Vara
Federal do Rio de Janeiro, da Segdo Judicidria do Rio de Janeiro, quanto ao medicamento
Vosoritida 0,56mg (Voxzogo®).

I - RELATORIO

L. Para e.laborac;ao do presente parecer técnico foram considerados os documentos
médicos datados e mais recentes anexados ao processo.

2. De acordo com formuldrio médico da Defensoria Pablica da Unifio e documento
médico do Instituto Fernandes Figueira /Fiocruz (Evento 1 ANEXO2, pdgs. 20 a 27; 29), emitidos
em 21 e 15 de junho de 2022, pelo médico | |, a
Autora, 5 anos e | més, apresenta uma sindrome malformativa associada ao nanismo tipo
acondroplasia confirmada pelo estudo radioldgico e pelo estudo genético molecular revelando
presenca da mutagio G380R no gene FGFR3. Apresenta idade 6ssea em torno de 5 anos e 9 meses,
suas medidas antropométricas compreendem: peso — 13kg; estatura sentada - 59cm; brago - 9cm;
antebrago - 11em; perna 34cm; fémur -17cm; tibia — 15cm; envergadura — 80cm e PC Slem.
Apresenta baixa estatura extrema para sua idade, grande desproporg¢io dos membros, tanto
superiores como inferiores, macrocefalia, fronte saliente, importante hipormobilidade, genu varum,
alcance e acessibilidade prejudicados, lordose com horizontalizagdo do sacro. Foi mencionado que
a urgéncia estd no mérito das placas de crescimento ainda abertas responderem amplamente ao
medicamento com uma janela terapéutica satisfatéria. Minimizando, assim, os efeitos das
complicagfes. O uso do horménio do crescimento ndo estd indicado para o tratamento da
Acondroplasia. Foi menciondda a Classificagdo Internacional de Doengas (CID-10): Q87.1 -
Sindromes com malformacdes congénitas associadas predominantemente com nanismo, e
prescrito, em uso continuo, 0 medicamento:

» Vosoritida 0,56mg (Voxzogo®) — aplicar subcuténeo didrio em rodizio: dorso do brago,
coxas, nddegas, periumbilical, até o fechamento das linhas de crescimento epifisario.

I — ANALISE
DA LEGISLACAQO

1. A Politica Nacional de Medicamentos e a Politica Nacional de Assisténcia
Farmacéutica estdo dispostas, respectivamente, na Portaria de Consolidagio n° 2/GM/MS, de 28 de
setembro de 2017 e na Resolugéio n® 338/CNS/MS, de 6 de maio de 2004.
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2. A Portaria de Consolidagdo n® 6/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, dispde,
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.

kel

3. A Portaria de Consolidagdo n® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, estabelece,
inclusive, as normas de financiamento e de execugio 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 Atengdo Priméria 4 Salide no
Ambito do Sistema Unico de Satde.

5. A Deliberaciio CIB-RJ n° 1.589, de 09 de fevereiro de 2012 relaciona os
medicamentos disponiveis no d&mbito do Estado do Rio de Janeiro e/ou Municipios definindo a
Relagdo 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 e financiamento do Componente Bésico da Assisténcia Farmacéutica (CBAF) no dmbito
do SUS no Estado do Rio de Janeiro ¢, em seu artigo 4°, estabelece o Elenco Minimo Obrigatdrio
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 Deliberagio

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.

3. A Resolugdo SMS/RT 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 Salide do Rio de Janeiro, compreendendo os Componentes Basico,
Hospitalar, Estratégico e Bésico e Hospitalar, a saber, Relagio Municipal de Medicamentos
Essenciais no &mbito do Municipio do Rio de Janeiro (REMUME-RIO), em consondncia com as
legislagBes supramencionadas.

9. A Portaria de Consolidagdo n® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, Anexo
XXXVIII, institui a Politica Nacional de Atengdo Integral as Pessoas com Doencas Raras e as
Diretrizes para a Atenc@o Integral as Pessoas com Doengas 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.

DO QUADRO CLINICO

1. A Acondroplasia, considerada uma doenga rara, o tipo mais comum de nanismo
desproporcional € uma sindrome genética que impede o crescimento normal dos ossos longos
(fémur e Umero, especialmente), porque acelera o processo de ossificagdo das cartilagens
formadoras de ossos. Isso faz com que as diferentes partes do corpo cresgam de maneira desigual.
Nos individuos com acondroplasia, os sintomas tipicos sdo: baixa estatura; pernas e bragos curtos,
especialmente se comparados com o tamanho normal do tronco; cabega grande (macrocefalia), com
testa proeminente e achatamento na parte de cima do nariz; dedos curtos e grossos; mios
pequenas; pés planos, pequenos ¢ largos; arqueamento das pernas; mobilidade comprometida na
articulagdo do cotovelo; cifose e lordose (problemas de curvatura na coluna vertebral) acentuadas;
deslocamento da mandibula para a frente; desalinhamento dos dentes; demora para comegar a
caminhar, o que pode ocorrer entre os 18 e os 24 meses de idade. Quando a baixa estatura esta
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.
correlacionada com a auséncia ou a pequena produgdo do horménio do crescimento (GH), a
administragio desse horménio ja demonstrou produzir efeitos benéficos. O tratamento pode
estender-se por vérios anos e deve ser acompanhado de perto por um médico especialista na drea,
porque podem ocorrer reagdes adversas ao uso do medicamento. Estima-se que a ocorréncia seja de
01 em cada 10.000 e 01 em 30.000 nascimentos, e acomete cerca de 250.000 pessoas em todo o
mundo. Para a acondroplasia ainda nio existe um tratamento especifico que possibilite reveiter o
quadro, porém, a atengfio a essa enfermidade deve ser multidisciplinar e os cuidados precoces sio
essenciais!'.

DO PLEITO

1. Vosoritida (Voxzogo®) pertence ao grupo farmacoterapéutico de farmacos para o
tratamento de doengas dsseas, outros medicamentos que afetam a estrutura e a mineralizacio éssea.
E um peptideo natriurético tipo C (CNP) modificado®. Esta indicado para o tratamento de
acondroplasia (ACH) em pacientes a partir de 2 anos de idade e cujas epifises nfio estio fechadas.
O diagnastico de acondroplasia deve ser confirmado por teste genético apropriado?.

III — CONCLUSAO

1. A Autora, 5 anos e 1 més, apresenta uma sindrome malformativa associada ao
nanismo tipo acondroplasia confirmada pelo estudo radiolégico e pelo estudo genético molecular.
Apresenta baixa estatura extrema para sua idade. Foi prescrito o medicamento Vosoritida 0,56mg
(Voxzogo®), em uso continuo, até o fechamento das linhas de crescimento epifisario. A urgéneia
estd no mérito das placas de crescimento ainda abertas responderem amplamente ao medicamento
com uma janela terapéutica satisfatoria.

2, Neste sentido, cumpre informar que o medicamento pleiteado Vosoritida 0,56mg
(Voxzogo®) possui indicaciio em bula® aprovada pela ANVISA, para o tratamento da
acondroplasia, em pacientes a partir de 2 anos de idade e cujas epifises ndo estdo fechadas, caso
clinico apresentado pela Autora.

P

3. No que tange a disponibilizagio do medicamento pleiteado no dmbito do SUS,
informa-se que Vosoritida 0,56mg (Voxzogo®) nfio integra nenhuma lista oficial de medicamentos
(Componentes Basico, Estratégico e Especializado) para dispensagdo no SUS, no dmbito do
Municipio e Estado do Rio de Janeiro.

4. Destaca-se que o medicamentfo pleiteado Vosoritida 0,56mg (Voxzogo®), até o
presente momento, nao foi avaliado pela Comissfio Nacional de Incorporagio de Tecnologias no
SUS — CONITEC,

5. Acrescenta-se que a acondroplasia € considerada uma doenca rara, que acomete
cerca de 1 a cada 25000 pessoas '. Assim, cumpre salientar que o Ministério da Sadde instituiu
a Politica Nacional de Atencdo Integral ds Pessoas com Doengas Raras, aprovando as Diretrizes

! BRASIL. Ministério da Saide. Biblioieca Virtual em Saiide. Nanismo. Publicado: terga, 30 de junho de 2020, 08h35. Disponivel em:
<http://bvsms.saude.gov.br/dicas-em-saude/321 9-nanismo>. Acesso em: 03 jul. 2022, '

* Resumo das caracteristicas do medicamento Vosoritida {Yoxzogo*) por BioMarin Pharmaceutical Inc. Disponivel em:
<hitps:/fivww.ema.europa.eu/en/documents/product-information/voxzogo-epar-product-information_pt.pdf>, Acesso em: 03 jul. 2022,
* InformagGes sobre o medicamen(o Vosoritida (Voxzogo®) por BioMarin Brasil Farmacéutica Ltda. Disponivel em:
<https:/fwww.gov.br/anvisa/pt-brfassuntos/medicamentos/movos-medicamentos-e-indicacoes/voxzogo-vosoritida-novo-registro>,
Acesso em: 05 jul. 2022 .

* Comissfio Nacional de Incorporagiio de Tecnologias no SUS — CONITEC. Disponivel em: <http://conitec.gov. brftecnologias-em-
avaliacao#>. Acessoem: 03 jul. 2022,
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para Atengdo Integral as Pessoas com Doencas Raras no dmbito do SUS e instituju incentivos
financeiros de custeio. Ficou estabelecido que a Politica Nacional de Atenciio Inteoral s Pessoas
com Doencas Raras® tem como objetivo reduzir a mortalidade, contribuir para a redugiio da
morbimortalidade e das manifestagdes secundérias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas,
por meio de agdes de promog¢do, prevengio, detecgfio precoce, tratamento oportuno, redugio de
incapacidade e cuidados paliativos.

6. Ainda de acordo com a referida Politica, o Ministério da SaGde ficou responsavel
por estabelecer, através de PEDT, recomendagBes de cuidado para tratamento de doencas raras,
levando em consideragdo a incorporagéo de tecnologias pela CONITEC, de maneira a qualificar o
cuidado das pessoas com doengas raras®. Entretanto, ainda nio ha Protocolo Clinico e Diretrizes
Terapéuticas (PCDT)’ publicado para 0 manejo da acondroplasia.

7. Em consulta as bases de dados cientificas, informa-se que os métodos para o
tratamento da acondroplasia podem ser agrupados em terapias cirtirgicas e farmacoldgicas®,

8. A Interven¢do cirlirgica consiste no alongamento dos membros inferiores com
apdrelho de Jlizaroy ou fixador externo monolateral. Tal terapia envolve miltiplos procedimentos
passiveis de complicagdes g oraves®,

0. Dentre as terapias farmacolégicas, o horménic de crescimento humano
recombinante (somatotropina recombinante) é um dos métodos de tratamento sintomatico da baixa
estatura na acondroplasia, como terapia de curto prazo (o que no se enquadra ao tratamento
prescrito). Ademais, até o0 momento, somente o medicamento Vasoritida possui indicacio aprovada

pela Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitiria (ANVISA) para o tratamento da acondroplasia®®?,

10. Destaca-se que o medicamento Vosoritida 0,56mg (Voxzogo®) foi registrado
como um produto biolégico novo (medicamento bioldgico que contém molécula com atividade
bioldgica conhecida, ainda nio registrada no Brasil). Assim, seu foi registro aprovado pela
ANVISA em 29 de novembro de 2021°. Ademais, por se tratar de uma necessidade médica nio
atendida atualmente, este produto foi priorizade de acordo com os critérios da Resolug@io - RDC N°
204, de 27 de dezembro de 2017, a qual dispde sobre o enquadramento na categoria prioritaria, de
petigdes de registro, pos-registro e anuéncia prévia em pesquisa clinica de medicamentos?.

11, No que concerne ao valor do medicamento Vosoritida 0,56mg (Voxzogo®), no
Brasil para um medicamento ser comercializado no pais € preciso obter o registro sanitirio na
ANVISA e a auforizacdo de prego médximo pela Clmara de Regulacio do Mercado de
Medicamentos (CIMED)'.

$ BRASIL, Ministério da Satide, Portaria n® 199, de 3 de janeiro de 2014. Disponivel:
<http://bvsms.saude.gov.br/bvs/sandelegis/gm/2014/prt0199_30_01_2014.html>, Acesso em: 035 jul, 2022,

% CONITEC. Comiss#o Nacional de Incorporagio de Tecnologias no SUS. Relatério de Recomendag#io — Priorizacio de Protocolos e
Diretrizes Terapéuticas para Ateng#o Integral as Pessoas com Doengas Raras, Margo/2015. Disponivel em:
<htip://conitec.gov.br/images/Relatorios/2015/Relatrio. PCDT_DoenasRaras_CP_FINAL_142_2015.pdf>. Acesso em: 05 jul. 2022,

" Comissdio Nacional de Incorporagdo de Teenologias no SUS — CONITEC, Disponivel em: <http://conitec.gov.brfindex.php/protocolos-
e-diretrizes™>, Acesso em; 05 jul, 2022,

* WROBEL W, PACH E, BEN-SKOWRONEX |. Advantages and Disadvantages of Different Treatment Methods in Achondroplasia: A
Review. Int J Mol Sei. 2021:22(11):3573. Disponivel em: <https:/fsww.nebinim.nih.gov/pme/articles/PMCR197470/>. Acesso em: 05
jul. 2022,

? PAULI, R.M. Achondroplasia: a comprehensive clinical review. Orphanet J Rare Dis 14, 1 (2019). Disponivel em:
<httpsy/Avww.anebinlnnib.gov/pme/articles/PMC6318916/>.>, Acesso em: 05 jul 2022

1 BRASIL Ministério da Satde. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA), Medicamentos, Camara de Regulagao do
Iviercado de Medicamentos (CMED). Disgonivcl em: <http://portal.anvisa,gov.br/emed/apresentacao>. Acesso em: 03 jul. 2022,
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12. De acordo com publicagdo da CMED"', o Prego Fabrica (PF) deve ser utilizado
como referéncia quando a aquisi¢éo 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 Pre¢co 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.

13. Assim, considerando a regulamentag@o vigente, em consulta a Tabela de Precos
CMED, o Vosoritida 0,56mg (Voxzogo®) com 10 seringas possui PF correspondente
a R$ 54.392,12 e o PMVG correspondente a R$ 42.681,50, para o ICMS 20%2.

E o parecer.

A 23" Vara Federal do Rio de aneiro, da Seciio Judiciaria do Rio de Janeiro,
para conhecer e tomar as providéncias qu ender cabiveis,

7.52996-3
1ID73.047.165-6

CHEILA TOBIAS DA HORA BASTOS MARCELA MACHADO DURAO
Farmacéutica Assistente de Coordenagio
CRF-RJ 14680 CRF-RJ 11517
ID. 4459192-6 ID. 4.216.255-6

ALINHE PEREIRA DA SILVA
Farmacéutica
CRF-RIJ 13065
ID. 4.391.364-4

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

"I BRASIL. Ministério da Saude. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA). Camara de Regulagio do Mercado de
Medicamentos (CMED). Pregos maximos de medicamentos por principio ativo, para compras publicas. Prego fabrica (PF) e prego
maximo de venda ao governo (PMVG). Disponivel em:

<http://portal.anvisa.gov.br/documents/374947/5866895/LISTA_ CONFORMIDADE_GOV_2020_05_vl.pdf/3a41630f-7344-42ec-
b8bc-8f98bba7c205>. Acesso em: 05 jul. 2022.

"BRASIL Ministério da Saide. 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 2022_06_v3.pdf >. Acesso
em: 05 jul. 2022.
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