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PARECER TECNICO/SES/SJ/NATJUS-FEDERAL N° 0647/2025.

Rio de Janeiro, 13 maio de 2025.
[REMOVIDO], ajuizado por [NOME]

Refere-se a Autora, 1 ano de idade (DN: 13/02/2024), apresenta diagndstico de
amiotrofia espinhal progressiva tipo 1 (0 de cdpias de SMNL1 e 2 copias de SMN2). Apresenta
cognitivo adequado para idade, hipotonia global, fraqueza muscular de predominio proximal,
mais acentuada em membros inferiores, fasciculacdo de lingua e polimioclonias. Adquiriu a
capacidade de sustentar o pescogo parcialmente, ndo adquiriu a capacidade de sentar sem
apoio e apresentou involugdo dos marcos adquiridos. No momento paciente ndo se encontra
em ventilacdo mecanica invasiva e ndo faz uso de Bipap (ventilacdo ndo invasiva). Se
alimenta no momento por GTM e se encontra internada aguardando o suporte necessario para
alta. Ndo obteve resposta adequada a medicacdo atual disponivel no SUS. Devido suas
caracteristicas clinicas atuais temos evidéncia cientifica robusta para uso de Onasemnogeno
Abeparvoveque (Zolgensma®). O medicamento sera administrado com uma dose Unica
intravenosa, com necessidade de monitoramento por 2 a 3 meses. Ndo é um medicamento que
tera que ser usado por tempo indeterminado ou pelo resto da vida. Sendo prescrito, 0
medicamento Onasemnogeno Abeparvoveque A 2.101 GV/ML - aplicar intravenoso 4 frascos
de 8,3mL e 1 frasco 5,5mL (5 frascos). Consta ainda prescrito, 0 medicamento Risdiplam
0,75mg/mL x 80mL — administrar 2,7mL via GTT, diariamente, & noite (Evento 1 RECEIT?7,
Pagina 2, Evento 1_LAUDOS pagina 1 e 2 e Evento 11_ANEXO2, pagina 1).

Desse modo, informa-se que que o medicamento pleiteado Onasemnogeno
Abeparvoveque (Zolgensma®) assim como sua aplicagdo estdo indicados em bula para o
manejo do quadro clinico apresentado pela Autora - atrofia muscular espinhal do tipo 1 em

menores de 2 anos, conforme relato médico.
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No que tange & disponibilizagdo do medicamento pleiteado no &mbito do SUS,
insta mencionar que onasemnogeno abeparvoveque foi avaliado pela Comissdo Nacional de
Incorporacdo de Tecnologias no Sistema Unico de Satide (CONITEC).

Acrescenta-se que onasemnogeno abeparvoveque foi incorporado no ambito
do Sistema Unico de Satde - SUS para o tratamento de pacientes pediatricos até 6 meses de
idade com Atrofia Muscular Espinhal (AME) do tipo | que estejam fora de ventilacdo
invasiva acima de 16 horas por dia. Contudo, 0 medicamento onasemnogeno abeparvoveque
ainda ndo integra, uma lista oficial de medicamentos (Componentes Bésico, Estratégico e
Especializado) para dispensagdo no SUS, no &mbito do Municipio de Iguaba Grande e do
Estado do Rio de Janeiro.

Para o tratamento da atrofia muscular espinhal, cumpre salientar que, em 20 de
marco de 2025, o Ministério da Salde atualizou o Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas
(PCDT) da Atrofia Muscular Espinhal 5q tipos 1 e 2, no qual preconizou os seguintes
medicamentos: Nusinersena: solucdo injetavel de 2,4mg/mL; Onasemnogeno abeparvoveque:
2,0 x 1013gv/mLb e Risdiplam: pé para solucédo oral de 0,75mg/mL.

Contudo, de acordo com o protocolo supracitado, para o tratamento com
onasemnogeno abeparvoveque, dentre outros, devem ser observados os seguintes critérios de
exclusdo: idade superior a 6 meses na data da apresentacdo do pedido do medicamento a
unidade de saude responsavel no SUS, uma vez que ndo foram estabelecidos estudos de
seguranca e eficacia para essa populacdo e idade superior a 7 meses na data de infusdo do
medicamento. Portanto, a idade apresentada pela Requerente: 1 ano e 03 meses (DN:
13/02/2024) constitui um critério de exclusdo e, portanto, ndo estd contemplada para
tratamento pelo Protocolo Ministerial3.

Em consulta realizada ao Sistema Nacional de Gestdo de Assisténcia
Farmacéutica (HORUS), verificou-se que a Autora solicitou cadastro para receber ambos 0s
medicamentos disponibilizados no SUS — Risdiplam 0,75 mg/mL e Nusinersena 2,4 mg/mL,
tendo sua solicitacdo deferida apenas para o primeiro medicamento, com status atual
“aguardando autoriza¢ao”.

Acrescenta-se ainda que a atrofia muscular espinhal (AME) é considerada uma

doenca rara. A AME 5q é a causa mais frequente de morte infantil decorrente de uma
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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, conforme verificado em
estudos realizados fora do Brasil3. Assim, cumpre salientar que o Ministério da Saude
instituiu a Politica Nacional de Atencgdo Integral as Pessoas com Doencgas Raras, aprovando as
Diretrizes para Atengdo Integral as Pessoas com Doencgas Raras no ambito do SUS e instituiu
incentivos financeiros de custeio. Ficou estabelecido que a Politica Nacional de Atencéo
Integral as Pessoas com Doencgas Raras tem como objetivo reduzir a mortalidade, contribuir
para a reducdo da morbimortalidade e das manifestacfes secundarias e a melhoria da
qualidade de vida das pessoas, por meio de acdes de promocéo, prevencgéo, deteccdo precoce,
tratamento oportuno, reducdo de incapacidade e cuidados paliativos.

Ainda de acordo com a referida Politica, o Ministério da Saude ficou
responsavel por estabelecer, através de PCDT, recomendacdes de cuidado para tratamento de
doencas raras, levando em consideracdo a incorporacdo de tecnologias pela CONITEC, de
maneira a qualificar o cuidado das pessoas com doencas raras. Tal PCDT foi descrito acima
no presente parecer.

Ademais, 0 Onasemnogeno Abeparvoveque (Zolgensma®) foi registrado pela
Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) em 17 de agosto de 2020 e estd
autorizado ao uso, sob condi¢Ges de monitoramento e producdo de dados e provas adicionais
comprobatdrias de eficacia clinica. Por ser um medicamento novo e embora as pesquisas
tenham indicado eficacia e seguranca aceitaveis, mesmo que indicado e utilizado
corretamente, podem ocorrer eventos adversos imprevisiveis ou desconhecidosl. Nesse
sentido, é importante que a Autora seja reavaliado pelo médico [NOME], a fim de comprovar
a efetividade do tratamento.

Em atencdo ao Despacho/Decisdo Judicial (Evento 6), informa-se que ndo ha
contraindicagdes ao medicamento, conforme descrito em bulal.

Quanto a possibilidade de possibilidade de risco de dano irreparavel ou de
dificil reparacéo a satde da parte autora, informa-se que a atrofia muscular espinhal tipo 1 é
uma doencga neurodegenerativa grave que, sem tratamento, resulta em morte ou necessidade
de ventilagdo permanente em até 90% dos pacientes,. O tratamento com Onasemnogeno

Abeparvoveque (Zolgensma®) é uma terapia génica aprovada pela Food and Drug
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Administration — FDA para criangas com menos de dois anos de idade com mutacoes
bialélicas no gene SMNL1. Esta terapia demonstrou alterar significativamente a historia natural
da doenca, melhorando a fungdo motora?.

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 pre¢co maximo pela Camara de
Regulacdo do Mercado de Medicamentos (CMED).

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 nao 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¢do contemplar medicamentos relacionados no rol anexo
ao Comunicado n° 6, de 2013.

Assim, considerando a regulamentacdo vigente, m consulta a Tabela de Pregos
CMED, o Onasemnogeno Abeparvoveque 2,0x10E13 GV/ML (Zolgensma®) suspensao
injetavel com 1 frasco ampola x 5,5mL + 5 frascos ampola possui preco de venda ao governo
correspondente a R$ 6.547.610,19, aliquota ICMS 0%.

Quanto a aplicacdo do medicamento pleiteado, informa-se que estd coberto
pelo SUS, conforme Tabela de Procedimentos, Medicamentos, Orteses/Proteses e Materiais
Especiais do Sistema Unico de Salide — SUS (SIGTAP), na qual consta: administracdo de
medicamentos por via endovenosa, sob o cdédigo de procedimento: 03.01.10.019-5,
considerando o disposto na Rela¢do Nacional de Acdes e Servicos de Saude (RENASES).

Destaca-se que, de acordo com a bula do farmaco onasemnogeno
abeparvoveque (Zolgensma®), este medicamento deve ser infundido apenas por um
profissional de saude, administrado por via intravenosa e manuseado de forma asséptica sob
condices estéreis.

A titulo de informagdo, em consulta ao nosso banco de dados, este Ndcleo
recebeu o [REMOVIDO], com tramite também na 332 Vara Federal do Rio de Janeiro da

Secdo Judiciaria do Rio de Janeiro, ajuizado pela mesma Autora — Dominic Barbosa Preste
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Souto — com 0 mesmo pleito Onasemnogeno Abeparvoveque (Zolgensma®). Para o referido
processo foi emitido o PARECER TECNICO/SES/SI/NATIJUS-FEDERAL N° 2216/2024,
elaborado em 18 de dezembro de 2024 e o PARECER TECNICO/SES/SJ/NATJIUS-
FEDERAL N° 0232/2025, elaborado em 13 de fevereiro de 2025, tais pareceres estdo
acostados ao presente processo (Evento 12 PARECER1, Péagina 1 a 4 e Evento
1 PARECERSY, Pagina 1), respectivamente.

E o parecer.
A 332 Vara Federal do Rio de Janeiro, da Secdo Judiciaria do Rio de Janeiro,

para conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.
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