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PARECER TECNICO/SES/SJ/NATJUS-FEDERAL N° 0891/2025

Rio de Janeiro, 25 de junho de 2025.
[REMOVIDO], ajuizado por [NOME].

Refere-se a Autora, 25 anos, com diagnostico de atrofia muscular espinhal
(AME) do tipo 2. Apresenta relato de ser filha de pais ndo consanguineos com inicio dos
sintomas aos 12 meses de idade quando apresentou hipotonia de marcha e queda de cabeca.
Procurou atendimento médico para investigacao na rede Sarah quando foi diagnosticada com
AME tipo Il (Teste Genético para atrofia muscular espinhal, em 26/08/2002, onde foi
detectada delecdo dos éxons 7 e/ou 8 no gene SMN, responsavel pela AME) e iniciado
tratamento com fisioterapia. Realizou cirurgia para escoliose aos 12 anos sem intercorréncias.
A AME é uma doenca geneticamente determinada, com padrdo de heranca autossémica
recessiva (AR), com degeneracdo progressiva dos neurdnios motores alfa e consequentes
fraqueza, atrofia muscular proximal e bulbar. Ha relatos que prejuizos consecutivos a
musculatura de suporte ventilatorio podem levar a insuficiéncia respiratoria e reducdo na
expectativa de vida dos pacientes. Ventila bem em ar ambiente, com um episodio de
intubacéo orotraqueal prévia com duracdo maior que 24h por dificuldade durante cirurgia para
correcdo de escoliose em 2012. Assim, foi prescrito o medicamento Risdiplam 0,75mg/mL —
5mg, uma vez ao dia, por tempo indeterminado. (Evento 1, ANEXO7, Paginas 1-2).

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

No que tange a disponibilizacdo do medicamento pleiteado no &mbito do SUS,

insta mencionar que Risdiplam 0,75mg/mL é disponibilizado pela Secretaria de Estado de
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Saude do Rio de Janeiro (SES/RJ), através do Componente Especializado da Assisténcia
Farmacéutica (CEAF), aos pacientes que se enquadrem nos critérios de inclusdo do Protocolo
Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) da Atrofia Muscular Espinhal 5q Tipo | e Tipo I, e
conforme o disposto na Portaria de Consolidacdo n® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017 e
na Portaria de Consolidacdo n°® 6/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, que estabelecem as
normas de financiamento e de execu¢do do CEAF no ambito do SUS.

O Risdiplam 0,75mg/mL ¢ disponibilizado pelo CEAF perfazendo o grupo de
financiamento 1A do referido componente: medicamentos com aquisicdo centralizada pelo
Ministério da Salde e fornecidos as Secretarias de Saude dos Estados e Distrito Federal,.

Em relagdo ao tratamento da atrofia muscular espinhal, cumpre salientar que,
conforme Portaria Conjunta SAES/SECTICS N° 3, de 20 de marco de 2025, o Ministério da
Saude atualizou o Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas da Atrofia Muscular Espinhal
5q tipos 1 e 2.

Serdo incluidos os individuos de ambos os sexos, com diagndstico genético
confirmado de AME 5q tipo 1 ou 2, com até trés copias de SMN2, além de cumprir 0s
critérios a seguir, de acordo com a sua situacao clinica: Para pacientes com AME 5q do tipo
2: *Pré-sintomaéticos: diagndstico genético confirmado de AME 5q e presenca de até trés
copias de SMN226; *Sintomaticos: inicio dos sintomas entre 6 e 18 meses de vida,
confirmado por diagndstico genético e presenca de até trés copias de SMN226; e até 12 anos
de idade no inicio do tratamento; ou mais de 12 anos de idade no inicio do tratamento e
preservada a capacidade de se sentar sem apoio e a funcdo dos membros superiores5.

Em consulta realizada ao Sistema Nacional de Gestdo de Assisténcia
Farmacéutica (HORUS) verificou-se que a Autora nio estd cadastrada no Componente
Especializado da Assisténcia Farmacéutica (CEAF) para o recebimento do medicamento
pleiteado.

Para ter acesso ao medicamento Risdiplam 0,75mg/mL, a Autora perfazendo os
critérios estabelecidos no Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas da Atrofia Muscular
Espinhal 5q tipos 1 e 2, devera solicitar seu cadastro no CEAF, comparecendo a Policlinica

Regional Carlos Antbnio da Silva, localizada na Avenida Jansen de Mello, s/n® —S&o
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Lourenco — Niterdi, tel. (21) 2622-9331, portando as seguintes documentacfes: Documentos
Pessoais — Original e Copia de Documento de Identidade ou da Certiddo de Nascimento,
Copia do Cartdo Nacional de Saude/ SUS, Copia do comprovante de residéncia. Documentos
médicos — Laudo de Solicitacdo, Avaliacdo e Autorizacdo de Medicamentos (LME), em 1 via,
receita Médica em 2 vias (validade de 30 dias para medicamentos sob regime especial de
controle — PT 344/1998/ANVISA), com a prescricdo do medicamento feita pelo nome
genérico do principio ativo. O Laudo de Solicitacdo deverd conter a descricdo do quadro
clinico da paciente, mencdo expressa do diagndstico, tendo como referéncia os critérios de
inclusdo previstos nos PCDT do Ministério da Salde, nivel de gravidade, relato de
tratamentos anteriores (medicamentos e periodo de tratamento) e exames laboratoriais e de
imagem previstos nos critérios de inclusdo do PCDT.

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
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 Brasil6. Assim, cumpre salientar que o Ministério da Saude
instituiu a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doengas 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 Doencas Raras tem como objetivo reduzir a mortalidade, contribuir
para a reducdo da morbimortalidade e das manifestagbes secundérias e a melhoria da
qualidade de vida das pessoas, por meio de a¢cdes de promocéo, prevencgéo, detecgédo 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.

Em relacdo a evidéncia cientifica da eficdcia no tratamento proposto, em

revisao sistematica e meta-analise foi demonstrado que, em pacientes com AME tipo 2/3,
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Risdiplam proporcionou aumentos medios de 2,09 pontos no MFM32, 1,73 pontos no
Revised Upper Limb Module (RULM) e 1,00 ponto no HFMSE apds 12 meses de
tratamento. A eficécia sobre a funcdo respiratoria foi variavel, mas o perfil de seguranca foi
considerado favoravel, com eventos adversos leves em cerca de 16% dos pacientes. Outra
meta-analise comparou Risdiplam a outras terapias génicas, mostrando que Risdiplam
apresenta taxas elevadas de melhora funcional e sobrevida em AME tipo 2. Ademais, como ja
foi informado, o medicamento pleiteado possui registro na ANVISA, desta maneira, cumpre
destacar 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, analisando sua eficécia e seguranca.

No que tange ao preco estimado, 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 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 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 Méaximo de
Venda ao Governo (PMVG) € 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, em consulta a Tabela de
Precos CMED, o Risdiplam 0,75mg/mL (Evrysdi®) solugcdo oral possui preco de venda ao
governo correspondente a R$ 45.318,72, aliquota ICMS 0%.

E o parecer.
A 62 Vara Federal de Niter6i, da Secdo Judiciaria do Rio de Janeiro, para

conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.
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