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Rio de Janeiro, 13 de agosto de 2025.

Processo n° 5080828-49.2025.4.02.5101,
ajuizado por R. C. S.

Trata-se de Autor, 10 anos, com diagnéstico de distrofia muscular de Duchenne
(DMD), conforme exame genético apresenta mutacdo de stop cédon no gene da distrofia, realizado
pelo método MLPA. Além disso, também é diagnosticado com transtorno do espectro autista e
deficiéncia intelectual moderada. Encontra-se em tratamento com atalureno 125mg (Translarna®)
— 1 saché a noite (30 sachés/més); atalureno 250mg (Translarna®) — um saché pela manhd, um a
tarde e dois a noite (120 sachés/més), prednisona 20mg, enalapril 5mg e espironolactona 25mg; e
terapias de reabilitagdo. Consta, no presente feito, a solicitacdo do medicamento atalureno nas
doses de 125mg e 250mg (Translarna®) (Evento 1, RECEIT15, Pagina 1; Evento 1, ANEXO19,
Pagina 1; Evento 1, ANEXO020, Pagina 1).

Diante do exposto, informa-se que o0 medicamento pleiteado atalureno
(Translarna®) esta indicado em bula! para o manejo do quadro clinico apresentado pelo Autor -
distrofia muscular de Duchenne mutacdo de stop codon no gene da distrofia, em pacientes
deambulatérios pediatricos a partir dos 2 anos de idade do sexo masculino.

No que tange a disponibilizagdo do medicamento pleiteado no ambito do SUS,
informa-se que o atalureno nas doses de 125mg e 250mg (Translarna®) néo 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 analise da Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias do Ministério da
Salde (CONITEC-MS)?2,

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 ¢ de aproximadamente um individuo para cada 3.500
meninos nascidos vivos*. Assim, cumpre salientar que o Ministério da Salde instituiu a Politica
Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencgas Raras, aprovando as Diretrizes para Atencdo
Integral as Pessoas com Doengas Raras no ambito do SUS e instituiu incentivos financeiros de
custeio. Ficou estabelecido que a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas

! Bula do medicamento atalureno (Translarna®) por PTC Farmacéutica do Brasil Ltda. Disponivel em:
https://consultas.anvisa.gov.br/#/bulario/q/?nomeProduto=TRANSLARNA. Acesso: 13 ago. 2025.

2BRASIL. Ministério da Satde. Comissdo Nacional de Incorporagéo de Tecnologias no SUS — CONITEC. Tecnologias demandadas.
Disponivel em: < https://www.gov.br/conitec/pt-br/assuntos/avaliacao-de-tecnologias-em-saude/tecnologias-demandadas>. Acesso em:
13 ago. 2025.

SBRASIL. Ministério da Satde. Comissdo Nacional de Incorporagio de Tecnologias no SUS — CONITEC. Protocolo Clinico e Diretrizes
Terapéuticas. Disponivel em: <https://www.gov.br/conitec/pt-br/assuntos/avaliacao-de-tecnologias-em-saude/protocolos-clinicos-e-
diretrizes-terapeuticas>. Acesso em: 13 ago. 2025

“MORAES, R.M. et al. Intervengdes fisioterapéuticas na distrofia muscular de duchenne: reviséo de literatura. Brazilian Journal of
Health Review, Curitiba, v.4, n.2, p. 5182-5194 mar./apr2021. Disponivel em:
<https://www.brazilianjournals.com/index.php/BJHR/article/view/26169/20797>. Acesso em: 13 ago. 2025.
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Raras® tem como objetivo reduzir a mortalidade, contribuir para a reducéo da morbimortalidade e
das manifestacdes secundarias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas, por meio de a¢6es de
promocao, prevencgdo, deteccdo precoce, tratamento oportuno, reducdo de incapacidade e cuidados
paliativos.

Ainda de acordo com a referida Politica, 0 Ministério da Salude ficou responsavel
por estabelecer, através de PCDT, recomendacGes de cuidado para tratamento de doengas 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)® publicado para o manejo da distrofia muscular de Duchenne.

N&o ha cura para a distrofia muscular de Duchenne, e as intervencfes séo
baseadas na prevencao e tratamento das complicacfes. 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 plato 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 medicagdo deve ser discutido com a familia devido a possibilidade de
comprometimento funcional, com prejuizos na aquisi¢do de habilidades motoras. Apesar de ser
amplamente prescritos, alguns pacientes ndo respondem de forma satisfatdria ao tratamento com
corticosteréides, enquanto outros nao toleram o seu uso crénico devido ao aparecimento de efeitos
adversos que vao desde alteragcbes hormonais a obesidade e reducdo da toleréncia a glicose, e
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 correcdo da escoliose; além de outras intervencbes adequadas ao
quadro clinico do paciente. Abordagens para o tratamento especifico da DMD também estdo sendo
exploradas, tornando o panorama terapéutico para criancas mais promissor. Entre essas abordagens
esta o medicamento oral atalureno (Translarna®)’.

Cabe ressaltar o relato médico (Evento 1, ANEXO19, pagina 2), no qual consta que
0 Autor ja faz uso de corticoide, prednisona 20 mg/dia, e enzima conversora da angiotensina (ECA)
e diurético como parte do manejo clinico atual da distrofia muscular de Duchenne.

O medicamento pleiteado possui registro ativo na Agéncia Nacional de Vigilancia
Sanitaria (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 preco maximo pela Cadmara de Regulacéo do
Mercado de Medicamentos (CMED)8.

SBRASIL, Ministério da Salde. Portaria n° 199, de 3 de janeiro de 2014. Disponivel:
<http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2014/prt0199_30_01_2014.html>. Acesso em: 13 ago. 2025.

SCONITEC. Comissdo Nacional de Incorporagao de Tecnologias no SUS. Relatério de Recomendagéo — Priorizagdo de Protocolos e
Diretrizes Terapéuticas para Atengdo Integral as Pessoas com Doencas Raras. Mar¢o/2015. Disponivel em:
<https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/2015/relatrio_pcdt_doenasraras_cp_final_142_2015.pdf >. Acesso em: 13 ago.
2025.

"CONITEC. Comissdo Nacional de Incorporagéo de Tecnologias no SUS. Monitoramento do horizonte tecnolégico. 03/2022.
Medicamentos para tratamento da distrofia muscular de Duchenne. Brasilia, abril de 2022. Disponivel em:
<https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/radar/2022/informemht_distrofiamuscularduchene.pdf>. Acesso em: 13 ago. 2025.
SBRASIL Ministério da Satde. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA). Medicamentos. Camara de Regulagdo do Mercado
de Medicamentos (CMED). Disponivel em: <https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/medicamentos/cmed/precos>. Acesso em: 13
ago. 2025.
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De acordo com publicacdo da CMED?®, o Preco Fabrica (PF) deve ser utilizado
como referéncia quando a aquisi¢do dos medicamentos nédo 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 Pregco Méximo de Venda ao Governo
(PMVG) é utilizado como referéncia quando a compra for motivada por ordem judicial, e sempre
gue a aquisicdo 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 medicamento atalureno 125mg (Translarna®) com 30 envelopes possui preco maximo de
venda ao governo R$ 16.184,10; atalureno 250mg (Translarna®) com 30 envelopes possui preco
méximo de venda ao governo R$ 32.368,46, para 0 ICMS de 0%8.

E o parecer.

A 232 Vara Federal do Rio de Janeiro, da Secdo Judiciaria do Rio de Janeiro,
para conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.

Elaborado pela equipe técnica do NATJUS-RJ

9 BRASIL Ministério da Sadde. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA). Medicamentos. Camara de Regulagéo do
Mercado de Medicamentos (CMED). Disponivel em:

<https://app.powerbi.com/view?r=eyJrljoiYjZkZjEyM2YtNzNjYS00ZmQyLTIiY TEtNDE2MDc4ZmEINDEyliwidCI6 ImI2N2FmMjN
mMLWMzZjMtNGQzNS04MGM3LWI3MDg1ZjVIZGQ4MSJ9&pageName=ReportSection20c576fb69cd2edaea29>. Acesso em: 13
ago. 2025.
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