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PARECER TECNICO/SES/SJ/NAT-FEDERAL N° 1735/2023
Rio de Janeiro, 18 de dezembro de 2023.

Processo n° 5011580-55.2023.4.02.5104,
ajuizado por | \

neste ato representado por | |

O presente parecer visa atender a solicitacdo de informacGes técnicas da 12
Vara Federal de Volta Redonda, da Secdo Judiciaria do Rio de Janeiro, quanto ao
medicamento Risdiplam.

| - RELATORIO
1. Para a elaboracdo do presente parecer técnico, foi avaliado o documento
médico emitido em impresso préprio pela médica | lem 12 de junho

de 2023 (Evento 1_LAUDOS5_P4gina 1), suficiente para apreciagdo do pleito.

2. De acordo com o documento médico, o Autor, 4 anos, tem diagndstico de
atrofia muscular espinhal (AME) do tipo 1. Iniciou sintomas de hipotonia ja ao 1° més de
vida, com internacdo aos 2-3 meses de idade por infecgdo respiratoria. Recebeu o diagndstico
molecular aos 5 meses de idade, iniciando o tratamento clinico com Nusinersena aos 8 meses.

3. Foi participado que o Autor apresentou boa evolugdo motora, com ganhos de
funcionalidades, sustento cervical, usa bem as duas maos, senta com apoio de tronco, mantem
sustento das pernas flexionadas. Entretanto, em agosto de 2021, ap6s dose de Nusinersena,
apresentou crise epiléptica. Desde entdo tem crises esporadicas e segue em tratamento para
epilepsia. Exames de neuroimagem apresentaram alteracdo ventricular. Evoluiu com
hidrocefalia, 0 gue contraindica a continuacéo de tratamento com Nusinersena intratecal.

4. Tendo em vista a evolucdo clinica atual, com ganhos progressivos com a
terapia medicamentosa, porém com complicacdo neurolégica que contraindica a continuidade
do tratamento vigente, foi prescrito ao Requerente tratamento com Risdiplam oral, na
posologia de 5mg/dia, de modo continuo. Classificacdo Internacional de Doengas (CID-10):
G12.0 — atrofia muscular espinal infantil tipo I (Werdnig-Hoffman).

11 — ANALISE
DA LEGISLACAO

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

2. A Portaria de Consolidacao n° 6/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, disp0e,
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.
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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 execucdo 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 Atencdo Primaria a Salde
no ambito do Sistema Unico de Sadde.

5. 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 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 Obrigatorio de Medicamentos Essenciais do Componente Bésico da Assisténcia
Farmacéutica no Estado do Rio de Janeiro.

7. 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.

8. A Portaria de Consolidagdo n® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, Anexo
XXXVIII, institui a Politica Nacional de Atencéo Integral as Pessoas com Doencas Raras e as
Diretrizes para a Atencdo 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.

DO QUADRO CLINICO

1. As atrofias musculares espinhais (AME) sdo um grupo diverso de desordens
genéticas que afetam o neurdnio motor espinhal. As diferentes formas de AME estdo
associadas a numerosas mutacOes genéticas e significativa variabilidade fenotipica. A AME
59 é a forma mais comum entre esse grupo de doencas neuromusculares hereditarias
autossémicas recessivas caracterizadas pela degeneracdo dos neurénios motores na medula
espinhal e tronco enceféalico. A AME 5q € 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 altera¢fes no locus do gene de sobrevivéncia do
neurdnio motor, localizado na regido 5q11.2-13.3 do cromossomo 5. Na AME 5g, ambas as
copias do éxon 7 do gene SMN1 estdo ausentes em cerca de 95% dos pacientes afetados. Nos
5% restantes, pode haver heterozigose composta (delecdo em um alelo e mutagdo de ponto no
outro alelo) ou, mais raramente, em casos de consanguinidade, mutacdo de ponto em
homozigose. E importante ressaltar que a perda completa de SMN é uma condicao letal e que
a SMA é causada por baixos niveis de SMN — n&o sua auséncia total. E por isso que n&o foram
identificados pacientes com AME que sejam nulos tanto para a SMN1 quanto para a SMN2Z,

3. A AME 5q tipo 1 tem inicio precoce e é a mais grave e também a mais
comum, representando 58% dos casos. Os pacientes apresentam hipotonia, controle

1 BRASIL. Ministério da Salde. Portaria Conjunta N° 06, de 15 de maio de 2023. Aprova o Protocolo Clinico e Diretrizes
Terapéuticas da Atrofia Muscular Espinhal 5q tipos | e I1. Disponivel em: <https://www.gov.br/conitec/pt-
br/midias/protocolos/20230522_portariaconjuntano6atrofiamuscularespinhal5qtiposle2.pdf>. Acesso em: 13 dez. 2023.

* NatJus )



Secretaria de
Sadde

o

GOVERNO DO ESTADO

RIO DE JANEIRO

Subsecretaria Juridica
Nucleo de Assessoria Técnica em Acles de Salde

insuficiente da cabeca, reducéo de reflexos ou arreflexia antes dos 6 meses de idade, hipotonia
profunda e geralmente nunca sdo capazes de se sentar sem auxilio. A fraqueza dos musculos
intercostais é evidenciada pela observacdo de um padrdo de respiragdo paradoxal do tipo
abdominal, com a relativa preservacdo do diafragma, geralmente evoluindo para uma
insuficiéncia respiratdria antes dos 2 anos de vida. A AME 5q tipo 1 pode ser dividida em 1a,
1b e 1c. Individuos com AME 5q tipo 1b geralmente apresentam duas copias do gene SNM2,
com inicio dos sintomas antes dos 3 meses de idade, com controle cefélico pobre ou ausente,
problemas respiratdrios e alimentares, geralmente com evolucao letal no segundo ou terceiro
ano de vida®.

DO PLEITO

1. Risdiplam é um modificador do splicing (maturacdo) do pré-mRNA de
sobrevivéncia do neurdnio motor 2 (SMN2) desenvolvido para tratar a atrofia muscular
espinhal (AME) causada por mutagdes no gene SMN1 presente no cromossomo 5q que levam
a deficiéncia na sintese da proteina SMN. A deficiéncia na proteina SMN funcional é o
mecanismo fisiopatoldgico 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. Trata-se de acdo por meio da qual a parte autora, com diagndstico de atrofia
muscular espinhal tipo 1, pretende o fornecimento de Risdiplam.

2. Diante do exposto, informa-se que o medicamento pleiteado Risdiplam
possui registro valido na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) e esté indicado
em bula? para tratamento da condicéo clinica apresentada pelo Autor.

3. Destaca-se que o medicamento Risdiplam foi incorporado no SUS para o
tratamento da AME tipo 1, conforme Portaria SCTIE/MS n° 17, de 11 de mar¢o de 2022.
4. Em relacdo a disponibilizacdo no SUS, de acordo com o Informe n°® 04/2023

— CCEAF, de 12 de junho de 20233, o cadastro para a solicitacdo do medicamento Risdiplam
0,75 mg/mL pé para solugdo 80mL ja esta sendo aceito apenas na unidade Riofarmes Praca
Xl, para as CIDs: G12.0 e G12.1, conforme os critérios definidos no Protocolo Clinico e
Diretrizes Terapéuticas da Atrofia Muscular Espinhal 5q tipos 1 e 2, disposto na Portaria
Conjunta SAES/SECTICS/MS n° 06 de 15 de maio de 2023.

5. Assim, para ter acesso ao medicamento Risdiplam, estando o Autor dentro
dos critérios de inclusdo do PCDT ministerial, devera efetuar cadastro no CEAF,
comparecendo & RIOFARMES — Farmécia Estadual de Medicamentos Especiais, localizada
na Rua Julio do Carmo, 175 — Cidade Nova (ao lado do metrd da Praca Onze) 22 a 62 das 08:00
as 17:00 horas, portando a seguinte documentacdo: Documentos Pessoais: Original e Copia
de Documento de Identidade ou da Certiddo de Nascimento, Copia do Cartdo Nacional de
Saude/ SUS, Copia do comprovante de residéncia. Documentos médicos: Laudo de

2 ANVISA. Bula do medicamento Risdiplam (Evrysdi®) por Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A. Disponivel em:
<https://consultas.anvisa.gov.br/#/bulario/g/?numeroRegistro=101000670>. Acesso em: 18 dez. 2023.

8 GOVERNO DO ESTADO DO RIO DE JANEIRO. Secretaria de Estado de Satde. Subsecretaria de Atengdo a Saude. Informe
N° 04/2023 — CCEAF. Incorporagdo do medicamento Risdiplam 0,75 mg/ml p6 para solucdo 80 ml. Disponivel em:
<https://www.saude.rj.gov.br/comum/code/MostrarArquivo.php?C=NjAwMzA%2C>. Acesso em: 18 dez. 2023.
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Solicitacdo, Avaliagdo e Autorizagdo de Medicamentos (LME), em 1 via, emitido a menos de
90 dias, Receita Médica em 2 vias, com a prescricdo do medicamento feita pelo nome genérico
do principio ativo, emitida a menos de 90 dias. O Laudo de Solicitacdo devera conter a
descricdo do quadro clinico do paciente, mencdo expressa do diagndstico, tendo como
referéncia os critérios de inclusdo previstos nos PCDT do Ministério da Saude, nivel de
gravidade, relato de tratamentos anteriores (medicamentos e periodo de tratamento), emitido
a menos de 90 dias e Exames laboratoriais e de imagem previstos nos critérios de inclusdo do
PCDT.

6. Em consulta ao Sistema Nacional de Gestdo da Assisténcia Farmacéutica —
HORUS, do Ministério da Satde, verificou-se que o Autor no possui cadastrado no CEAF
(tampouco houve solicitacdo de cadastro) para a retirada desse medicamento.

7. Informagdes acerca da disponibilidade na rede publica para a entrega imediata
do Risdiplam, ndo constam no escopo de atuacao deste Nucleo.

8. Elucida-se que, no momento, nas listas oficiais de medicamentos para
dispensagéo pelo SUS, no ambito do Municipio de VVolta Redonda e Estado do Rio de Janeiro,
nao _constam opg¢des terapéuticas que possam representar substitutos farmacoldgicos ao
medicamento Risdiplam.

9. A eficacia do Risdiplam no tratamento de pacientes com AME de inicio na
infancia e AME de inicio tardio foi avaliada em 2 estudos clinicos pivotais, 0 FIREFISH e o
SUNFISH, e é suportada por dados adicionais do estudo JEWELFISH?.

10. Sobre o tempo minimo estimado para o tratamento com Risdiplam, de acordo
com o documento médico, o uso do farmaco sera continuo.

11. No que concerne ao valor do medicamento pleiteado, 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 maximo pela Cadmara de
Regulacdo do Mercado de Medicamentos (CMED)*.

12. De acordo com publicacdo da CMED®, o Preco Fabrica (PF) deve ser
utilizado como referéncia quando a aquisicdo 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, e o Prego
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.

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

4 BRASIL Ministério da Satde. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA). Medicamentos. Camara de Regulacéo do
Mercado de Medicamentos (CMED). Disponivel em: <https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/medicamentos/cmed/precos>.
Acesso em: 18 dez. 2023.

5 BRASIL Ministério da Satde. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA). Medicamentos. Camara de Regulagdo do
Mercado de Medicamentos (CMED). Disponivel em: <https://www.gov.br/anvisa/pt-
br/assuntos/medicamentos/cmed/precos/arquivos/pdf_conformidade_gov_20230912_083151803.pdf>. Acesso em: 18 dez.
2023.

® BRASIL 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_pmvg_2023 06_v1.pdf/@@download/file>. Acesso em:
18 dez. 2023.
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e Risdiplam 0,75mg/mL - 80mL (Evrysdi®) — apresenta preco de fabrica
correspondente a R$ 67.827,36 e preco de venda ao governo correspondente a R$
53.224,13.

E o parecer.

A 12 Vara Federal de Volta Redonda, da Secdo Judiciaria do Rio de
Janeiro, para conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.

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

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