Secretaria de
Saude

o

GOVERNO Dd ESTADO

RIO DE JANEIRO

Subsecretaria Juridica
Nucleo de Assessoria Técnica em Acles de Salde

PARECER TECNICO/SES/SJ/NATJUS-FEDERAL N° 1323/2025

Rio de Janeiro, 19 de setembro de 2025.

Processo n° 5079319-83.2025.4.02.5101,
ajuizado por B. M. M.

De acordo com os documentos médicos acostados aos autos, o Autor apresenta
distrofia muscular de Duchenne (CID-10: G71.0), com dele¢do dos éxons 18 ao 30 no gene
DMD, regido XP21.2, conformado através de estudo genético. Apresenta a doenca ainda em fase
ambulatorial, com risco de declinio funcional precoce. Desse modo, necessita de acompanhamento
multidisciplinar com neuropediatra, cardiologista e pneumologista, fisioterapia respiratéria e
motora, fonoaudiologia e terapia ocupacional, objetivando otimizar o desempenho e a funcéo
muscular. Atualmente esta em uso de Prednisolona e Vitamina D.

Foi participado pelo médico assistente, que o Autor possui indicagdo precisa,
segura e respaldada cientificamente para o uso da terapia génica com Delandistrogeno
moxeparvoveque (Elevidys®). A administracdo do medicamento é urgente e necesséria para
prevenir 0 avango da doenga e mitigar danos irreversiveis a funcdo motora e respiratéria (Evento
1 LAUDO10 Péaginas 1/2; Evento 1 _LAUDO11 Paginas 1/2; Evento 1 LAUDO12 Péagina 1;
Evento 1_LAUDO13_Pagina 1, Evento 11_LAUDO2_Pagina 7 e 10; Evento 18 LAUDO2_P4gina
1).

Considerando o objeto da presente agdo, convém destacar que a Agéncia Nacional
de Vigiléncia Sanitdria — ANVISA, determinou a suspensdo tempordria da comercializagéo,
distribuicdo, fabricacdo, importacdo, propaganda e uso do medicamento Delandistrogeno
moxeparvoveque (Elevidys®), conforme publicado na Resolugdo — RE n° 2.813, de 24 de julho de
2025

A medida foi adotada apds a notificacdo de trés 6bitos no exterior associados a
terapias génicas com o mesmo vetor viral, levantando risco de toxicidade hepéatica. A medida é
preventiva e perdura até que a Roche, laboratorio detentor do registro, apresente dossié técnico
completo com dados clinicos e cientificos das investigacdes. Nos EUA, a Food and Drug
Administration — FDA autorizou a retomada do uso apenas para pacientes deambuladores,
mantendo a suspenséo para ndo deambuladores?.

Em nota recente, a ANVISA informou que suspensdo temporaria do
Delandistrogeno moxeparvoveque (Elevidys®) permanece em vigor, enquanto sdo aguardadas

1 DIARIO OFICIAL DA UNIAO. Resolugdo — RE n° 2.813, de 24 de julho de 2025. Disponivel em: <https://www.in.gov.br/web/dou/-
[resolucao-re-n-2.813-de-24-de-julho-de-2025-644079833>. Acesso em: 19 set. 2025.

2 Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria — ANVISA. Monitoramento. Atualizagdo sobre suspensdo do medicamento de terapia
avancada Elevidys® (delandistrogeno moxeparvoveque). Disponivel em: <https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/noticias-
anvisa/2025/atualizacao-sobre-a-suspensao-do-medicamento-de-terapia-avancada-elevidys-r-delandistrogeno-moxeparvoveque>. Acesso
em: 19 set. 2025.
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informacdes técnicas detalhadas por parte da empresa responsavel pelo registro do produto no pais,
a Roche?,

Faz-se importante destacar que o Elevidys® foi aprovado no Brasil por meio de um
registro excepcional®, previsto na Resolucdo da Diretoria Colegiada (RDC) 505/2021, destinado a
produtos de terapia avancada para doencas raras graves, em situacdes com alternativas terapéuticas
limitadas®. Nesse contexto, a suspensdo temporaria é uma medida necessaria sempre que surgem
novos sinais de risco, especialmente em se tratando de um medicamento inovador, com tecnologia
complexa, destinado a uma populagdo pediatrica e vulneravel.

Observa-se que o medicamento pleiteado Delandistrogeno moxeparvoveque
(Elevidys®) ainda detém registro ativo na ANVISA e esta indicado em bula® para o0 manejo do
quadro clinico apresentado pelo Autor — distrofia muscular de Duchenne, conforme relato
médico.

No que tange a disponibilizacdo pelo SUS do medicamento pleiteado, insta
informar que Delandistrogeno moxeparvoveque (Elevidys®) ndo integra nenhuma lista oficial de
medicamentos (Componentes Basico, Estratégico e Especializado) para dispensacdo no SUS, no
ambito do Municipio e do Estado do Rio de Janeiro. Logo, ndo_cabe seu fornecimento em
nenhuma esfera do SUS.

Tendo em vista 0 caso em tela, informa-se que no momento, ndo foi publicado
pelo Ministério da Salide, 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.

O medicamento Delandistrogeno moxeparvoveque foi avaliado pela Comissdo
Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no SUS — CONITEC, que deliberou pela sua néo
incorporacdo, para pacientes deambuladores de 4 a 7 anos de idade com diagnostico de distrofia
muscular de Duchenne. O Comité considerou que as evidéncias disponiveis indicam incertezas
quanto a eficcia dessa terapia, além de um perfil de seguranca que indica risco potencial de
eventos adversos graves, como miosite e lesdo hepatica’. Concluiu-se que, no cenario atual, a
incorporacdo representaria alto risco clinico e orgamentario, sem comprovacao suficiente de que
o tratamento trard ganhos substanciais e sustentados aos pacientes. Diante do conjunto das
evidéncias, foi deliberada, por maioria simples, recomendacao final desfavoravel a incorporacéo
do Delandistrogeno moxeparvoveque’.

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

3 DIARIO OFICIAL DA UNIAO. Resolugéo — RE n° 4.486, de 29 de novembro de 2024. Disponivel em:
<https://www.in.gov.br/web/dou/-/resolucao-re-n-4.486-de-29-de-novembro-de-2024-598851375>. Acesso em: 19 set. 2025.
‘AGENCIA NACIONAL DE VIGILANCIA SANITARIA — ANVISA. Anvisa aprova registro de primeiro produto de terapia génica
para Distrofia Muscular de Duchenne (DMD). Disponivel em: < https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/noticias-anvisa/2024/anvisa-
aprova-registro-de-primeiro-produto-de-terapia-genica-para-distrofia-muscular-de-duchenne-dmd>. Acesso em: 19 set. 2025.

% Bula do medicamento Delandistrogeno Moxeparvoveque (Elevidys®) por Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A. Disponivel
em: <https://consultas.anvisa.gov.br/#/bulario/q/?numeroRegistro=101000676>. Acesso em: 19 set. 2025.

® BRASIL. Ministério da Satide. Comissdo Nacional de Incorporagdo 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: 19 set. 2025.

" BRASIL. Ministério da Satde. Relatério de Recomendagio da Comissdo Nacional de Incorporagéo de Tecnologias no SUS —
CONITEC — Relatdrio N° 1028. Agosto de 2025. Delandistrogeno moxeparvoveque para pacientes deambuladores de 4 a 7 anos de
idade com diagnéstico de Distrofia Muscular de Duchenne. Disponivel em: <https://www.gov.br/conitec/pt-
br/midias/relatorios/2025/relatorio-de-recomendacao-no-1028-delandistrogeno-moxeparvoveque>. Acesso em: 19 set. 2025.
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3.500 meninos nascidos vivos®. Assim, cumpre salientar que o Ministério da Salde instituiu
a Politica Nacional de Atencéo Integral as Pessoas com Doengas 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 Doengas Raras®tem como objetivo reduzir a mortalidade, contribuir para a reducdo da
morbimortalidade e das manifestagdes secundarias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas,
por meio de agdes de promocdo, prevencdo, deteccdo precoce, tratamento oportuno, redugdo de
incapacidade e cuidados paliativos.

Ainda de acordo com a referida Politica, 0 Ministério da Salde 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 doengas raras'®. Na Proposta de Priorizagéo para a elaboragéo de PCDT,
as distrofias musculares constam dentre as anomalias congénitas. 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 intervencdes sdo
baseadas na prevencao e tratamento das complicacfes. Atualmente, a terapia padrdo geralmente é
baseada em corticosteroides!. A maioria das abordagens terapéuticas atuais trata os sintomas da
doenca. Os tratamentos incluem medicamentos corticosteroides para retardar a progressdo da
fraqueza muscular, programas de alongamento e exercicios fisicos e 0 uso de equipamentos, como
oOrteses ou cadeira de rodas, a medida que caminhar se torna mais dificil.

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)*.

De acordo com publicacdo da CMED?, o Preco Fabrica (PF) deve ser utilizado
como referéncia quando a aquisi¢cdo 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 Resolugdo 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
que a aquisicdo contemplar medicamentos relacionados no rol anexo ao Comunicado n° 6, de 2013.

8 MORAES, R.M. et al. I ntervengdes fisioterapéuticas na distrofia muscular de duchenne: revisio 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: 19 set. 2025.

9 BRASIL. Ministério da Satide. 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: 19 set. 2025.

0 CONITEC. Comissdo Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no SUS. Relatério de Recomendagéo — Priorizagdo de Protocolos e
Diretrizes Terapéuticas para Atengdo Integral as Pessoas com Doencgas 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: 19 set. 2025
11 CONITEC. Comissdo Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no SUS. Monitoramento do horizonte tecnoldgico. 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: 19 set. 2025.

12 BRASIL 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: 19 set. 2025.
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Assim, considerando a regulamentagdo vigente, em consulta & Tabela de Precos
CMED, o Delandistrogeno moxeparvoveque (Elevidys®), possui preco de venda ao governo
correspondente a R$ 12.182.027,56, aliquota ICMS 0%,

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.

13 BRASIL Ministério da Satide. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA). Medicamentos. Consulta de Preco Maximo ao
Governo. Disponivel em:

<https://app.powerbi.com/view?r=eyJrljoi YjZkZjEyM2YtNzNjYS00ZmQyLTIiY TEtNDE2MDc4ZmE1INDEyliwidCI6ImI2N2FmM]jN
mMLWMzZjMtINGQzNS04MGM3LWI3MDg1ZjVIZGQ4MSJ9&pageName=ReportSection20c576fb69cd2edaea29>. Acesso em: 19 set.
2025.
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