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PARECER TECNICO/SES/SJ/NATJUS-FEDERAL N° 0656/2025.

Rio de Janeiro, 15 de maio de 2025.
[REMOVIDOY], ajuizado por [NOME]

Trata-se de Autor, 7 anos, com diagndstico de distrofia muscular de Duchenne
— com mutagdo nonsense no gene DMD, consta prescrito atalureno 125mg (Translarna®) — 1
saché a noite (30 sachés/més); atalureno 250mg (Translarna®) — 3 vezes ao dia (90
sachés/més) e prednisolona 3mg/ml. Consta com solicitacdo do medicamento atalureno nas
doses de 125mg e 250mg (Translarna®) (Evento 1, ATESTMED11, Péginas 1-2; Evento 1,
LAUDO13, Paginas 1-7).

Diante o exposto, informa-se que o medicamento pleiteado atalureno
(Translarna®) esta indicado em bula para 0 manejo do quadro clinico apresentado pelo Autor
distrofia muscular de Duchenne com mutacdo nonsense no gene DMD, em pacientes
deambulatdrios pediatricos a partir dos 2 anos de idade do sexo masculino, conforme relato
meédico.

No que tange a disponibilizacdo do medicamento pleiteado no &mbito do SUS,
informa-se que o atalureno nas doses de 125mg e 250mg (Translarna®) ndo integra nenhuma
lista oficial de medicamentos (Componentes Basico, Estratégico e Especializado) para
dispensacdo no SUS, ndo cabendo seu fornecimento a nenhuma das esferas de gestdo do SUS.

O medicamento pleiteado atalureno (Translarna®) até o momento ndo foi
submetido a andlise da Comissdo Nacional de Incorporagédo de Tecnologias do Ministério da
Saude (CONITEC-MS).

Considerando o caso em tela, informa-se que no momento ndo ha publicado
pelo Ministério da Saude 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.

Elucida-se ainda, que distrofia muscular de Duchenne (DMD) é uma doenca
rara. Segundo pesquisas a incidéncia de DMD é de aproximadamente um individuo para cada

3.500 meninos nascidos vivos. Assim, cumpre salientar que o Ministério da Salde instituiu
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a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras, aprovando as
Diretrizes para Atengdo Integral as Pessoas com Doengas Raras no &mbito do SUS e instituiu
incentivos financeiros de custeio. Ficou estabelecido que a Politica Nacional de Atencdo
Integral as Pessoas com Doencgas Raras tem como objetivo reduzir a mortalidade, contribuir
para a reducdo da morbimortalidade e das manifestacbes secundarias e a melhoria da
qualidade de vida das pessoas, por meio de agdes de promocéo, prevencgéo, detecgéo precoce,
tratamento oportuno, reducédo 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. Contudo, reitera-se que ndo ha
Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT)6 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 complicacdes. Atualmente, a terapia padréo
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 2 anos de idade. Os autores sugerem que nesta
fase, especialmente entre 2 e 3 anos, 0 uso dessa medicacdo deve ser discutido com a familia
devido a possibilidade de comprometimento funcional, com prejuizos na aquisi¢cdo de
habilidades motoras. Apesar de ser amplamente prescritos, alguns pacientes ndo respondem
de forma satisfatria ao tratamento com corticosteroides, enquanto outros nao toleram o seu
uso cronico devido ao aparecimento de efeitos adversos que vao desde alteracdes hormonais a
obesidade e reducdo da tolerancia a glicose, e outras reacOes 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 correcdo da
escoliose; além de outras intervencGes adequadas ao quadro clinico do paciente. Abordagens

para o tratamento especifico da DMD também estdo sendo exploradas, tornando o panorama
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terapéutico para criancas mais promissor. Entre essas abordagens estd o medicamento oral
atalureno (Translarna®).

Cabe resgatar relato médico (Evento 1, LAUDO13, Péginas 2 e 5), no qual foi
informado que o Autor [NOME], apresentou resposta parcial com prednisona.

O medicamento pleiteado possui registro na Agéncia Nacional de Vigilancia
Sanitéaria (ANVISA).

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 regulamentacao vigente, em consulta a Tabela de precos
CMED o0 medicamento atalureno 125mg (Translarna®) com 30 envelopes possui prego
maximo de venda ao governo R$ 16.184,10; atalureno 250mg (Translarna®) com 30

envelopes possui preco maximo de venda ao governo R$ 32.368,46, para o ICMS de 0%8.

E o parecer.
A 22 Vara Federal de Duque de Caxias, da Secdo Judiciaria do Rio de Janeiro,

para conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.
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