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PARECER TECNICO/SES/SJ/NATJUS-FEDERAL N° 0680/2025

Rio de Janeiro, 20 de maio de 2025.
[REMOVIDO], ajuizado por [NOME].

Refere-se a Autora, 49 anos (DN: 28/10/1975), sem comorbidades prévias,
apresenta quadro progressivos de fraqueza muscular proximal em membros superiores e
inferiores ha aproximadamente 16 anos, caracterizando uma miopatias das cinturas. No exame
neuroldgico, observa-se marcha miopatica, fraqueza muscular proximal simétrica, com
reflexos e sensibilidade preservados. Os exames complementares demonstraram elevacéo de
CPK, eletroneuromiografia com padrdo miopatico e dosagem de alfa-glicosidase acida
significativamente reduzida. A confirmacdo diagnoéstica foi realizada por meio de teste
genético, que identificou duas variantes patogénicas em heterozigose composta no gene GAA,
compativeis com doenca de Pompe de inicio tardio. Sendo prescrito, em uso continuo, o
medicamento Alfa-alglicosidase 50mg (Myozyme®) - 20mgkg a cada 14 dias. O atraso no
inicio do tratamento pode resultar em agravamento irreversivel da fraqueza muscular, perda
da independéncia funcional e piora da qualidade de vida, com possiveis implicacdes
respiratorios no futuro. Foi mencionada a Classificagdo Internacional de Doengas (CID-10):
E74.0 - Doenca de deposito de glicogénio (Evento 1_ANEXO7, pagina 1 e 2; Evento
1 ANEXOL10, pagina 1 a 4).

Desse modo, informa-se que o medicamento pleiteado Alfa-alglicosidase
(Myozyme®) possui registro na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) e esta
indicado em bula para 0 manejo do quadro clinico apresentado pela Autora — doenca de
Pompe, conforme relato médico.

No que tange a disponibilizacdo pelo SUS do medicamento pleiteado, insta
informar que Alfa-alglicosidase 50mg é disponibilizado pela Secretaria de Estado de Saude

do Rio de Janeiro (SES/RJ), através do Componente Especializado da Assisténcia
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Farmacéutica (CEAF) aos pacientes que se enquadram nos critérios de inclusdo do Protocolo
Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) da Doenca de Pompe, e conforme o disposto na
Portaria de Consolidacdo n° 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017 e na Portaria de
Consolidagdo n® 6/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, que estabelecem as normas de
financiamento e de execugdo do CEAF no &mbito do SUS.
> Alfa-alglicosidase 50mg é disponibilizado pelo CEAF perfazendo o
grupo de financiamento 1A do referido componente: medicamento
com aquisicdo centralizada pelo Ministério da Salude e fornecidos as
Secretarias de Saude dos Estado e Distrito Federal,.

Em consulta realizada ao Sistema Nacional de Gestdo de Assisténcia
Farmacéutica (HORUS) verificou-se que a Autora ndo esta cadastrada no Componente
Especializado da Assisténcia Farmacéutica (CEAF) para recebimento de medicamentos.

Deste modo, para ter acesso ao medicamento Alfa-alglicosidase 50mg
disponibilizado no CEAF, estando a Autora dentro dos critérios para dispensacdo do
protocolo da doenca de Pompe, e ainda cumprindo o disposto nas Portarias de Consolidacédo
n° 2/GM/MS e n® 6/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, que estabelecem as normas de
financiamento e de execucdo do CEAF no ambito do SUS, a Autora ou seu representante
legal devera efetuar cadastro junto ao CEAF comparecendo a Farmécia Polo Magé - Rua Papa
Pio XII n° 35 - Centro. Tel.: (21) 2317-0217 Ramal: 117280 / Whatsapp: (21) 99876-1207,
munida da seguinte documentacdo: Documentos pessoais: Original e Copia de Documento de
Identidade ou da Certiddo de Nascimento, Copia do CPF, Copia do Cartdo Nacional de
Saude/SUS e Copia do comprovante de residéncia. Documentos médicos: Laudo de
Solicitagdo, Avaliacdo e Autorizagdo de Medicamentos (LME), em 1 via, emitido a menos de
90 dias, Receita Médica em 2 vias, com a prescricdo do medicamento feita pelo nome
genérico do principio ativo, emitida a menos de 90 dias.

Nesse caso, 0 medico assistente deve observar que o laudo médico sera
substituido pelo Laudo de Solicitagdo, avaliacdo e autorizacdo de medicamentos (LME), o
qual deverd conter a descricdo do quadro clinico do paciente, mencdo expressa do

diagnostico, tendo como referéncia os critérios de inclusdo previstos nos Protocolos Clinicos
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e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) do Ministério da Satde, bem como os exames exigidos no
PCDT, quando for o caso.

Para o tratamento do quadro clinico em questdo, o Ministério da Saude
publicou o Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) da Doenca de Pompe,
aprovado através da Portaria Conjunta SAES/SCTIE/MS n° 12, de 03 de agosto de 2020,
preconizou o seguinte farmaco: Alfa-alglicosidase 50mg.

Acrescenta-se ainda que a doenca de Pompe (DP) é uma doenca genética rara.
A incidéncia global da DP ¢ estimada em 1/40.000, sendo de 1/138.000 para os grupos A e B
e de 1/57.000 para os grupos C e D. Influéncia étnica é identificada, pois a incidéncia da
doenca é maior entre afro-americanos (1/12.000) e chineses (1/40.000 a 1/50.000). Dados
obtidos a partir de registro internacional de pacientes com DP, independente da forma clinica,
mostram que 53/763 (7%) pacientes sdo acompanhados na América Latina. Atualmente hg, no
Brasil, em torno de 106 pacientes em tratamento pela terapia de reposi¢do enzimética (TRE)
com DP5. Assim, cumpre salientar que o Ministério da Saude instituiu a Politica Nacional de
Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras, aprovando as Diretrizes para Atencdo
Integral as Pessoas com Doencas Raras no ambito do SUS e instituiu incentivos financeiros
de custeio. Ficou estabelecido que a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com
Doencas Rarastem como objetivo reduzir a mortalidade, contribuir para a reducdo da
morbimortalidade e das manifestacGes secundarias e a melhoria da qualidade de vida das
pessoas, por meio de acdes de promocao, prevencao, deteccdo precoce, tratamento oportuno,
reducdo de incapacidade e cuidados paliativos.

Ainda de acordo com a referida Politica, 0 Ministério da Saude ficou
responsavel por estabelecer, atraves de PCDT, recomendagdes de cuidado para tratamento de
doencas raras, levando em consideragdo 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.

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).
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Assim, considerando a regulamentagcdo vigente, em consulta a Tabela de
Precos CMED, o Alfa-alglicosidase 50mg (Myozyme®) solucdo injetavel frasco ampola

possui preco de venda ao governo correspondente a R$ 1.693,37, aliquota ICMS 0%.

E o parecer.
A 12 Vara Federal de Magé, da Secdo Judiciaria do Rio de Janeiro, para

conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.
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