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A presente acéo refere-se & Autora diagnosticada com cistinose e sindrome de Fanconi, com
acometimento Osseo-esquelético, ja tendo sido submetida a intervengdes cirlrgicas ortopédicas, resultando em
deficiéncia motora e dores dsseas recorrentes. Em 2017 foi submetida a transplante renal, apds ter ficado por mais de
um ano em terapia de substituicdo renal (dialise peritoneal e hemodiélise). Entretanto, apesar do transplante, a doenca
de base — cistinose, ndo foi curada. Para que o processo de deterioracdo do enxerto seja detido, a Requente necessita
efetuar tratamento com Cisteamina, na posologia de 10 capsulas com 75mg e 02 capsulas com 25mg a cada 12 horas,
além de colirio de Cisteamina em via ocular 02 vezes ao dia. Desse modo, para a presente a¢do, a Autora requer o
fornecimento do medicamento Cisteamina (Procyshi®) (Evento 1_ANEXO6_P4agina 1 e Evento 1_ANEXO7_P4agina
1).

Dito isto, informa-se que o medicamento aqui pleiteado — Cisteamina (Procysbhi®), apresenta
indicaclo prevista em bula aprovada pela Food and Drug Administration — FDA, para o tratamento da cistinose
nefropatica em pacientes adultos e pediétricos com idade igual ou superior a 2 anos de idade.

Cabe destacar que o pleito Cisteamina (Procyshi®), atualmente, ndo possui registro na
Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA), e portanto, ndo esta elencado na Relagdo Nacional de
Medicamentos Essenciais (RENAME), assim como ndo integra nenhuma lista oficial de medicamentos (Componente
Basico, Estratégico e Especializado) para dispensa¢do no SUS, no ambito do Municipio de Niterdi e do Estado do Rio
de Janeiro.

Ressalta-se que seu uso no tratamento da cistinose nefropatica foi aprovado pelas agéncias
Européia (EMA) e Americana (FDA) de medicamentos, em 1997 e 1994, respectivamente, ndo se tratando, assim, de
terapia experimental.

Segundo as bases de dados cientificas, a Cisteamina por via oral é o (nico medicamento
especifico para o tratamento da cistinose e 0 seu uso em longo prazo, em pacientes com inicio precoce do tratamento e
boa adesdo a ele, atrasa a progressao para a doenca renal terminal. Dessa forma, o referido medicamento esta indicado
para o tratamento do quadro clinico apresentado pela Autora.

Considerando que o pleito Cisteamina (Procysbi®), trata-se de medicamento importado,
cumpre acrescentar que a importacdo de bens e produtos, incluindo os nédo registrados no Brasil, é autorizada por meio
da RDC n° 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 sanitarias dispostas na referida portaria e legislagcdo sanitéria 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.

Impende esclarecer que ndo ha correspondente genérico do medicamento em questdo, assim
como ndo ha substancias/medicamentos disponiveis no Brasil que sejam especificos para o tratamento da cistinose, tal
como a Cisteamina.

Quanto aos tratamentos disponibilizados pelo SUS, ndo existe at¢ o momento, Protocolo
Clinico e Diretrizes Terapéuticas publicado pelo Ministério da Saude para o tratamento da cistinose. Assim, ndo had uma
lista padronizada de tratamentos. No SUS, é fornecido tdo somente o tratamento sintomatico de suporte para 0s
pacientes com essa doenca, o qual ird depender das comorbidades ou complicages decorrentes dela como diabetes,
insuficiéncia renal, hipotireoidismo, desequilibrio de eletrdlitos, entre outros.

Elucida-se que a cistinose nefropatica € uma doenca rara. Nesse sentido, o Ministério da Sadde
instituiu a Politica Nacional de Atencéo Integral as Pessoas com Doencas Raras, aprovando as Diretrizes para Atencéo
Integral as Pessoas com Doengas Raras no ambito do SUS e instituiu incentivos financeiros de custeio, através da
Portaria n°® 199, de 3 de janeiro de 2014. Ficou estabelecido que tal politica tem como objetivo reduzir a mortalidade,
contribuir para a reducdo da morbimortalidade e das manifestacdes secundéarias e a melhoria da qualidade de vida das
pessoas, por meio de acBes de promogdo, prevencdo, deteccdo precoce, tratamento oportuno, reducdo de incapacidade e
cuidados paliativos.
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Ademais, a Portaria SCTIE-MS n°19 de 26 de maio de 2015, aprova a priorizacdo de
Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) para doengas raras no ambito do Sistema Unico de Satde — SUS,
onde a cistinose compde o Eixo | — erros inatos do metabolismo.

Insta mencionar que o medicamento pleiteado ainda ndo foi submetido a analise da Comisséo
Nacional de Incorporagdo de Tecnologias do Ministério da Satide (CONITEC-MS) para o tratamento do quadro clinico
da Autora.

Por fim, é importante ressaltar que, tendo em vista o carater genético da doenca a Autora, 0
medicamento pleiteado ndo tem a capacidade de promovera cura. Entretanto, a acdo da Cisteamina retarda a evolugdo
para doenca renal cronica e o desenvolvimento de comprometimento extrarrenal.

No que concerne ao valor dos medicamentos pleiteados, no Brasil para um medicamento ser
comercializado no pais € preciso obter o registro sanitario na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) e a
autorizacdo de preco maximo pela Camara de Regulagdo do Mercado de Medicamentos (CMED).

De acordo com publicagdo da CMED11, 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 Resolucdo n° 3 de
2011, e o Preco Maximo de Venda ao Governo (PMVG) é utilizado como referéncia quando a compra for motivada por
ordem judicial, e sempre que a aquisi¢cdo contemplar medicamentos relacionados no rol anexo ao Comunicado n° 6, de
2013.

Apesar do exposto acima, o0 medicamento pleiteado Cisteamina (Procyshi®) por se tratar de
medicamento importado, ndo apresenta preco estabelecido pela CMED.

Encaminha-se & 72 Vara Federal de Niter6i, da Se¢do Judicidria do Rio de Janeiro para conhecer e tomar as
providéncias que entender cabiveis.
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