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PARECER TECNICO/SES/SJ/NATJUS-FEDERAL N° 1384/2024

Rio de Janeiro, 20 de agosto de 2024.
[REMOVIDO], ajuizado por

O presente parecer visa atender a solicitacdo de informacdes técnicas da 23 Vara Federal do Rio de Janeiro, da
Secao Judiciaria do Rio de Janeiro, quanto a aplicacdo do medicamento Delandistrogene moxeparvovec-rokl (Elevidys®)
¢ ao exame de anticorpos.

I - RELATORIO

I. Para elaboracdo do presente parecer técnico, foram avaliados os documentos médicos mais
recentes acostados aos autos, em impresso do Hospital Universitario Antonio Pedro (Evento 17 LAUDO2 Pagina 1/2 e
Evento 17_RECEIT3 Pagina 1), emitidos em 07 de agosto de 2024,[NOME] [REGISTRO].

2. Narram os referidos documentos que o Autor, 09 anos (data de nascimento: 04 de dezembro
de 2014), iniciou acompanhamento no referido nosocomio este ano, com diagnostico de distrofia muscular de Duchenne
(DMD), causada por duplicagdo do éxon 2 do gene DMD.

3. Foi participado que o Autor apresenta a doenca ainda em fase intermediaria (fase 2) e ainda é
capaz de andar livremente, momento ideal para receber a terapia modificadora de doenga — Delandistrogene
moxeparvovec-rokl (Elevidys®), em unica administragdo de 430mL (43 frascos) por via intravenosa (considerando o
peso atual de 42,7kg). O Requerente ja esta recebendo todos os tratamentos disponiveis no Brasil, tais como corticoterapia
e fisioterapia motora e respiratéria. O adiamento do uso de Delandistrogene moxeparvovec-rokl (Elevidys®) pode
acarretar danos irreversiveis ao Autor, como incapacidade para andar e o uso definitivo de uma cadeira de rodas.

4. Desse modo, estd prescrito ao Autor, dose unica do medicamento Delandistrogene
moxeparvovec-rokl (Elevidys®) 1,33 x 1014 genomas-vetor por quilo de peso (430mL por via intravenosa em dose Unica.
5 Foi mencionado o codigo da seguinte Classificagdo Internacional de Doengas (CID-10): G71.0

— Distrofia muscular.

II - 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 ¢ 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, dispoe, 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 execu¢do do Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica no &mbito do SUS.
4, 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).

5. A Deliberacdo CIB-RJ n°® 5.743 de 14 de marco de 2019 dispde sobre as normas de execugao
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 Basico
da Assisténcia Farmacéutica no Estado do Rio de Janeiro.

6. A Deliberagdo CIB-RJ n° 6.059 de 09 de janeiro de 2020 atualiza a Deliberagdo 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.
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7. 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 Satide do Rio
de Janeiro, compreendendo os Componentes Basico, Hospitalar, Estratégico e Basico ¢ Hospitalar, a saber, Relacdo
Municipal de Medicamentos Essenciais no ambito do Municipio do Rio de Janeiro (REMUME-RIO), em consonéncia
com as legisla¢des supramencionadas.

8. A Portaria GM/MS n°199, de 30 de janeiro de 2014, consolidada no Anexo XXXVIII da
Portaria de Consolidacio n° 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, instituiu a Politica Nacional de Atencao Integral
as Pessoas com Doencas Raras e as Diretrizes para a Atencio 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.

9. A Portaria de Consolidagdo n° 3/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, contém as diretrizes
para a organizagio da Atengdo a Saiude no ambito do Sistema Unico de Saude (SUS) visando superar a fragmentagio da
atengdo e da gestdo nas Regides de Saude e aperfeigoar o funcionamento politico-institucional do SUS com vistas a
assegurar ao usuario o conjunto de agdes e servigos que necessita com efetividade e eficiéncia.

10. A Portaria de Consolidagdo n° 1/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, publica a Relagéo
Nacional de Agdes e Servigos de Saude (RENASES) no ambito do Sistema Unico de Satude (SUS) e da outras
providéncias.

11. Considerando a Politica Nacional de Regulacdo do SUS, disposta no Anexo XXVI da Portaria

de Consolidagdo n° 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017;
Art. 9° § 1° O Complexo Regulador sera organizado em:

I- CENTRAL DE REGULACAO DE CONSULTAS E EXAMES: REGULA O
ACESSO A TODOS OS PROCEDIMENTOS AMBULATORIALIS,
INCLUINDO TERAPIAS E CIRURGIAS AMBULATORIAIS;

II1 - CENTRAL DE REGULACAO DE INTERNACOES HOSPITALARES:
REGULA O ACESSO AOS LEITOS E AOS PROCEDIMENTOS
HOSPITALARES ELETIVOS E, CONFORME ORGANIZACAO LOCAL, O
ACESSO AOS LEITOS HOSPITALARES DE URGENCIA; E

III - CENTRAL DE REGULACAO DE URGENCIAS: REGULA O
ATENDIMENTO PRE-HOSPITALAR DE URGENCIA E, CONFORME
ORGANIZACAO LOCAL, O ACESSO AOS LEITOS HOSPITALARES DE

URGENCIA.
DO QUADRO CLINICO
1. A distrofia muscular de Duchenne é uma doenga grave, progressiva, que atrofia os musculos,

levando a dificuldades de movimento, necessidade de ventilacdo assistida e morte prematura. A doenga ¢ causada por
mutagdes no gene DMD (responsavel por codificar a proteina distrofina) que abolem a produgao de distrofina no musculo.
Musculos sem distrofina sdo mais sensiveis a danos, resultando em perda progressiva de tecido e fungdo muscular, além
de cardiomiopatia. Os primeiros sintomas sdo dificuldades para subir escadas e quedas frequentes, que ocorrem por volta
dos 2-3 anos de idade.

DO PLEITO

1. O medicamento Delandistrogene moxeparvovec-rokl (Elevidys®) € uma terapia génica
baseada no vetor do virus adenoassociado, indicado para o tratamento de pacientes pediatricos ambulatoriais ou nao
ambulatorias, a partir dos 04 anos de idade, portadores de distrofia muscular de Duchenne (DMD) com uma mutagéo
confirmada no gene DMD. Tal indicagdo ocorreu em regime de aprovagdo acelerada com base na expressdo de
microdistrofina no musculo esquelético observada em pacientes tratados com a Delandistrogene moxeparvovec-rokl
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(Elevidys®). A aprovagdo continuada para esta indicagdo pode depender da verificagdo e descri¢do do beneficio clinico
em ensaios confirmatorios.

2. Na via de administra¢@o intravenosa (IV) ou endovenosa (EV), o medicamento prescrito é
administrado diretamente na corrente sanguinea. Sendo uma das vias mais usadas, a via ¢ adequada para solugdes que
necessitam ser absorvidas rapidamente, assegurando a agdo imediata do medicamento, além de permitir a introducdo de
grandes volumes de liquidos e de solugdes irritantes.

3. Os exames de anticorpos envolvem a analise de uma amostra (geralmente sangue) para mostrar
a presenca de um anticorpo (exame qualitativo) ou para medir a quantidade de um anticorpo (exame quantitativo).

III - CONCLUSAO

I. Trata-se de Autor [NOME], apresentando solicitacdo para tratamento com Delandistrogene
moxeparvovec-rokl (Elevidys®).
2. A Delandistrogene moxeparvovec-rokl foi aprovada em 2023 nos Estados Unidos para o

tratamento de pacientes pediatricos ambulatoriais com distrofia muscular de Duchenne com uma mutagio confirmada no
gene DMD. Em junho de 2024, esta aprovacao foi expandida aos individuos portadores da referida doenca, ambulatoriais
ou ndo, a partir dos 04 anos de idade com uma mutagdo confirmada no gene DMD. A terapia de transferéncia de genes
com Delandistrogene moxeparvovec-rokl (Elevidys®) ¢ bem tolerada, com um perfil de seguranga favoravel, na qual as
melhorias funcionais sdo sustentadas por 4 anos, sugerindo que Delandistrogene moxeparvovec-rokl (Elevidys®) pode
alterar positivamente a progressdo da doenca,.

3. Dito isto, informa-se que o medicamento pleiteado Delandistrogene moxeparvovec-rokl
(Elevidys®) possui indicagdo em bula para quadro clinico descrito para o Autor — Distrofia muscular de Duchenne (DMD)
e uma mutagao confirmada no gene DMD, para o tratamento de pacientes pediatricos a partir dos 04 anos de idade.

4. Delandistrogene moxeparvovec-rokl (Elevidys®) ndo possui registro na Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria (ANVISA), conforme andlise em banco de dados referente a registro de produtos, configurando
produto importado. Assim, ndo se encontra padronizado em nenhuma lista oficial de medicamentos no SUS, no ambito
do Municipio e do Estado do Rio de Janeiro. Acrescenta-se que este medicamento nao foi avaliado pela CONITEC.

5. Ressalta-se que o registro de medicamentos ¢ um dos meios estabelecidos pela Politica
Nacional de Medicamentos pelo qual a autoridade sanitaria avalia a relevancia terapéutica do medicamento, analisa sua
seguranga e qualidade. Medicamentos ainda sem registro ndo possuem diretrizes nacionais que orientem seu uso.

6. Considerando que o pleito Delandistrogene moxeparvovec-rokl (Elevidys®) trata-se de
medicamento importado, informa-se que a importagdo de bens e produtos, incluindo os ndo registrados no Brasil, foi
atualizada pela RDC no 208, de 05 de janeiro de 2018. Contudo, a autorizagdo e entrega ao consumo se restringe aos
produtos sob vigilancia sanitaria, que atendam as exigéncias dispostas na referida portaria e legislag@o sanitaria pertinente.
Sendo assim, cabe esclarecer que a aquisicdo de bens e produtos importados sem registro na ANVISA passa por um
processo complexo que exige um determinado tempo, devido aos tramites legais e sanitarios exigidos.

7. Cabe ressaltar que, considerando que a doenga do Autor [NOME], segundo pesquisas, a
incidéncia de DMD ¢ de aproximadamente um individuo para cada 3.500 meninos nascidos vivos. Neste contexto, o
Ministério da Satude instituiu a Politica Nacional de Atencgdo Integral as Pessoas com Doengas Raras, aprovando as
Diretrizes para Atencdo Integral as Pessoas com Doengas Raras no ambito do SUS e instituiu incentivos financeiros de
custeio. Ficou estabelecido que a Politica Nacional de Atengao Integral as Pessoas com Doencas Raras tem como objetivo
reduzir a mortalidade, contribuir para a reducdo da morbimortalidade e das manifestagdes secundarias e a melhoria da
qualidade de vida das pessoas, por meio de agdes de promogdo, prevencao, deteccdo precoce, tratamento oportuno,
reducdo de incapacidade e cuidados paliativos.

8. Ainda de acordo com a referida Politica, o Ministério da Saude ficou responsavel por
estabelecer, através de PCDT, recomendagdes de cuidado para tratamento de doengas raras, levando em consideragio a
incorporagéo de tecnologias pela CONITEC, de maneira a qualificar o cuidado das pessoas com doengas raras. Entretanto,
ainda ndo ha Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) publicado para o manejo da distrofia muscular de
Duchenne.

9. Nao ha cura para a distrofia muscular de Duchenne, e as intervengdes sdo baseadas na
prevengdo e tratamento das complicagdes. Atualmente, a terapia padrdo geralmente ¢ baseada em corticosteroides. O
Consenso Brasileiro sobre Distrofia Muscular de Duchenne recomenda que a terapia com corticosterdides seja iniciada,
preferencialmente, na fase de platdé dos déficits motores, a partir dos 2 anos de idade. Os autores sugerem que nesta fase,
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especialmente entre 2 ¢ 3 anos, o uso dessa medicacdo deve ser discutido com a familia devido a possibilidade de
comprometimento funcional, com prejuizos na aquisi¢do de habilidades motoras. Apesar de ser amplamente prescritos,
alguns pacientes nao respondem de forma satisfatoria ao tratamento com corticosteroides, enquanto outros nao toleram o
seu uso cronico devido ao aparecimento de efeitos adversos que vao desde alteragdes hormonais a obesidade e redugéo
da tolerancia a glicose, e outras rea¢des adversas ja bem documentadas com o uso prolongado desses farmacos. O
tratamento sintomatico ainda inclui o uso de inibidores da enzima conversora da angiotensina (ECA) com ou sem
betabloqueadores para cardiomiopatia; diuréticos e oxigénio para insuficiéncia cardiaca congestiva; transplante cardiaco
para pessoas com cardiomiopatia dilatada grave; rtese e cirurgia para correcao da escoliose; além de outras intervengdes
adequadas ao quadro clinico do paciente. Abordagens para o tratamento especifico da DMD também estdo sendo
exploradas, tornando o panorama terapéutico para criangas mais promissor.

10. Nesse sentido, no caso de fornecimento do fArmaco pleiteado, ¢ importante que o Autor seja
reavaliado pelo médico [NOME], a fim de que possa ser aferida a efetividade do tratamento.
11. No que concerne ao valor do medicamento pleiteado, no Brasil para um medicamento

ser comercializado no pais ¢ preciso obter o registro sanitario na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) e
a autorizag@o de prego maximo pela Camara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos (CMED). Entretanto, por se
tratar de item ndo registrado na ANVISA, ndo ha defini¢@o de valor estabelecido junto a CMED.

12. Cumpre esclarecer que o fornecimento de informagdes referentes a honorarios médicos, despesas
hospitalares, deslocamento e acomodagdo ndo faz parte do escopo de atuagdo deste Nucleo.
13. Ressalta-se ainda que a aplicacdo de medicamento endovenoso esta coberta pelo SUS, conforme Tabela

de Procedimentos, Medicamentos, Orteses/Proteses e Materiais Especiais do SUS (SIGTAP), na qual consta:
administracdo de medicamentos por via endovenosa (03.01.10.019-5).

14. Considerando que o Autor ¢ acompanhado por uma unidade de satde pertencente ao SUS — Hospital
Universitario Antonio Pedro (Evento 17, LAUDO?2, Pagina 1), informa-se que, no caso de fornecimento do farmaco
pleiteado, é responsabilidade da referida instituigdo realizar a sua devida aplicagdo ou, no caso de impossibilidade,
encaminhar o Requerente a uma outra unidade de satde apta ao atendimento da demanda.

15. No que tange ao pedido de exame de anticorpos (Evento 1, INIC1, Pagina 33), informa-se que este nédo
consta prescrito nos documentos médicos anexados ao processo. Portanto, ndo ha como este Nucleo realizar uma
inferéncia segura acerca de sua indicag@o.

E o parecer.
A 23? Vara Federal do Rio de Janeiro, da Se¢ao Judiciaria do Rio de Janeiro, para conhecer e
tomar as providéncias que entender cabiveis.
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