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PARECER TECNICO/SES/SJ/NATJUS-FEDERAL N° 1934/2024

Rio de Janeiro, 06 de novembro de 2024.
[REMOVIDQ], ajuizado por [NOME]

O Autor, 07 anos (DN: 02/05/2017), é portador de distrofia muscular de Duchenne, mutacdo delecdo do éxon
45 a 50 em hemizigose no gene DMD, sendo prescrito o medicamento Delandistrogene moxeparvovec-rokl
(Elevidys®) — infundir 270mL (27 frascos) (Evento 1, LAUDOQ9, Paginas 1-2).

Destaca-se que o medicamento pleiteado Delandistrogene moxeparvovec-rokl (Elevidys®) atualmente nédo
possui registro na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA), conforme andlise no seu banco de dados
referente a registro de produtos, logo configura produto importado.

O Delandistrogene moxeparvovec-rokl (Elevidys®) néo integra nenhuma lista oficial de dispensa¢édo no SUS
no ambito do Municipio de Rio Bonito e do Estado do Rio de Janeiro, logo, ndo cabe o seu fornecimento em nenhuma
esfera do SUS.

Quanto a indicagdo do pleito Delandistrogene moxeparvovec-rokl (Elevidys®) em outros paises, de acordo
com a bula da Sarepta Therapeutics, Inc, registrada na Food and Drug Administration (FDA), est4 indicado para o
tratamento de pacientes pediatricos ambulatoriais ou ndo ambulatérias, a partir dos 04 anos de idade, portadores de
distrofia muscular de Duchenne (DMD) com uma mutacéo confirmada no gene DMD. Assim, o medicamento pleiteado
possui indicacdo para o tratamento do quadro clinico apresentado pelo Autor.

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

Considerando que o pleito Delandistrogene moxeparvovec-rokl (Elevidys®) trata-se de medicamento
importado, informa-se que a importacdo de bens e produtos, incluindo os néo registrados no Brasil, foi atualizada pela
RDC n° 208, de 05 de janeiro de 2018. Contudo, a autorizacdo e entrega ao consumo Se restringe aos produtos sob
vigilancia sanitéria, que atendam as exigéncias sanitarias dispostas na referida portaria e legislacdo pertinentes. Sendo
assim, cabe esclarecer que a aquisicao 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.

Tendo em vista 0 caso em tela, informa-se que no momento ndo ha publicado pelo Ministério da Salde
Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas para distrofia muscular de Duchenne e, portanto, ndo ha lista oficial e
especifica de medicamentos que possam ser implementados nestas circunstancias.

O medicamento pleiteado Delandistrogene moxeparvovec-rokl (Elevidys®) até o momento ndo foi submetido
a andlise da Comissao Nacional de Incorporacgdo de Tecnologias do Ministério da Satide (CONITEC-MS).

Elucida-se ainda, que distrofia muscular de Duchenne (DMD) é uma doenca rara. Segundo pesquisas a
incidéncia de DMD ¢ de aproximadamente um individuo para cada 3.500 meninos nascidos vivos. Assim, cumpre
salientar que o Ministério da Saude instituiu a Politica Nacional de Atencédo Integral as Pessoas com Doencas Raras,
aprovando as Diretrizes para Atencdo Integral as Pessoas com Doencgas 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 manifestacdes
secundarias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas, por meio de a¢des de promocdo, prevencdo, deteccdo
precoce, tratamento oportuno, reducao de incapacidade e cuidados paliativos.

Ainda de acordo com a referida Politica, 0 Ministério da Salde ficou responsavel por estabelecer, através de
PCDT, recomendacdes 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. Na Proposta de
Priorizacdo para a elaboracéo de PCDT, distrofias musculares consta dentre as anomalias congénitas. Contudo, reitera-
se que nao ha Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT)5 publicado para o manejo da distrofia muscular de
Duchenne.

N&o ha cura para a distrofia muscular de Duchenne, e as intervengdes sdo baseadas na
prevencdo e tratamento das complicagdes. Atualmente, a terapia padrdo geralmente é baseada em corticosteroides. O
Consenso Brasileiro sobre Distrofia Muscular de Duchenne recomenda que a terapia com corticosteroides seja iniciada,
preferencialmente, na fase de platd dos déficits motores, a partir dos 02 anos de idade. Os autores sugerem que nesta
fase, especialmente entre 02 e 03 anos, o uso dessa medicacao deve ser discutido com a familia devido a possibilidade
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de comprometimento funcional, com prejuizos na aquisicdo de habilidades motoras. Apesar de serem amplamente
prescritos, alguns pacientes ndo respondem de forma satisfatdria ao tratamento com corticosteroides, enquanto outros
ndo toleram o seu uso crénico devido ao aparecimento de efeitos adversos que vdo desde alteragdes hormonais a
obesidade e reducdo da tolerancia a glicose, entre outras reacdes 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; ortese e cirurgia para corregdo da escoliose; além
de outras intervencdes 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.
Nesse sentido, no caso de fornecimento do farmaco pleiteado, é importante que o Autor seja reavaliado pelo

médico [NOME], a fim de que possa ser aferida a efetividade do tratamento.

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 Camara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos (CMED). Entretanto, por se
tratar de item ndo registrado na ANVISA, ndo ha definigdo de valor estabelecido junto 8 CMED.

Cumpre esclarecer que o fornecimento de informagdes referentes as despesas inerentes a
aplicacdo, tais como frete, tributos, armazenamento, despesas hospitalares, honorarios médicos nao faz parte do escopo
de atuagdo deste Nucleo.

E o parecer.
A 12 Vara Federal de Itaborai, da Se¢éo Judiciaria do Rio de Janeiro, para conhecer e tomar
as providéncias que entender cabiveis.
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