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PARECER TECNICO/SES/SJ/NATJUS-FEDERAL N° 1596/2025
Rio de Janeiro, 06 de novembro de 2025.

Processo n° 5111472-72.2025.4.02.5101,
ajuizado por M. C. L.

Trata-se de Autora, 08 meses de idade (DN: 02/03/2025), com diagnostico de
atrofia muscular espinhal (AME) do tipo Ib. Inicio dos sintomas antes dos 6 meses de vida, com
hipotonia global e fraqueza. Confirmado por teste molecular com delecdo em homozigose no gene
SMNL1, ou seja, auséncia das duas copias do éxon 7 e éxon 8 no gene SI\4N1, com quatro cOpias de
SMNZ2. Atualmente a paciente apresenta peso, estatura e perimetro cefalico adequados para idade
(entre z-score 0 e -1), fazendo uso de dieta liquida sem gastrostomia. Foi indicado na consulta de
hoje o uso do BIPAP noturno. Calendario vacinal esta atualizado para idade e ndo ha historia
familiar de AME. Nunca realizou tratamento modificador de doenga. Sendo prescrito, 0s
medicamentos Vitamina D 200Ul, Sulfato Ferroso gotas, Risdiplam 0,75mg/mL x 80mL — com
7kg: fazer 1,8 mL, uma vez ao dia; com 8kg: fazer 2,1 mL, uma vez ao dia. Foi mencionada a
Classificacdo Internacional de Doengas (CID-10): G12.2 — Doenca do neurdnio motor (Evento
1 ATESTMEDI0, Pégina 1; Evento 4, LAUDO2, Pagina 1 e 2).

A Autora apresenta AME tipo |, estavel clinicamente, sem uso de respirador,
alimentando-se exclusivamente via oral, com reducdo de forca muscular mais evidente nos
membros inferiores, com melhora da forca muscular desde que iniciou tratamento medicamentoso
com Risdiplam. Sendo prescrito, 0 medicamento Onasemnogeno Abeparvoveque (Zolgensma®) 1
frasco de 5,5mL e 4 frascos de 8,3mL - aplicar 38,5mL endovenoso em 1 hora com bomba de
seringa, dose unica. Foi mencionada a Classificacdo Internacional de Doengas (CID-10): G12.0 —
Atrofia muscular espinal infantil tipo | [Werdnig-Hoffman] (Evento 9 RECEIT9, Pagina 1;
Evento 9, LAUDO10, Pagina 1 a 4).

Desse modo, informa-se que que o0 medicamento pleiteado Onasemnogeno
Abeparvoveque (Zolgensma®) assim como sua aplicacéo estdo_indicados em bula® para o manejo
do quadro clinico apresentado pela Autora - atrofia muscular espinhal do tipo 1 em menores de 2
anos, conforme relato médico.

No que tange a disponibilizagdo do medicamento pleiteado no ambito do SUS,
insta mencionar que onasemnogeno abeparvoveque foi _avaliado pela Comissdo Nacional de
Incorporacdo de Tecnologias no Sistema Unico de Salde (CONITEC), e incorporado no &mbito
do Sistema Unico de Salde - SUS para o tratamento de pacientes pediatricos até 6 meses de
idade com Atrofia Muscular Espinhal (AME) do tipo | que estejam fora de ventilacdo invasiva
acima de 16 horas por dia’.

!Bula do medicamento Onasemnogeno Abeparvoveque (Zolgensma®) por Novartis Biociéncias S.A. Disponivel em:
<https://consultas.anvisa.gov.br/#/bulario/q/?nomeProduto=Zolgensma>. Acesso em: 06 nov. 2025.

2Comissdo Nacional de Incorporagéo de Tecnologias no Sistema Unico de Satide — CONITEC. Relatério de Recomendag&o N° 793.
Onasemnogeno abeparvoveque para o tratamento de atrofia muscular espinhal (AME). Dezembro/2022. Disponivel em:
<https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/portaria/2022/20221207 _relatorio_zolgensma_ame_tipo_i_793_2022.pdf>. Acesso
em: 06 nov. 2025.
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O Onasemnogeno Abeparvoveque possui_registro na Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria (ANVISA) e atualmente encontra-se em_andlise ap6s consulta publica pela
Comissdo Nacional de Incorporacédo de Tecnologias no SUS (CONITEC?®) para tratamento de
criancas de até 2 anos de idade diagnosticadas com atrofia muscular espinhal tipos 1 e 2.

Para o tratamento da atrofia muscular espinhal, cumpre salientar que, em 20 de
margo de 2025, o Ministério da Salde atualizou o Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas
(PCDT*) da Atrofia Muscular Espinhal 59 tipos 1 e 2, no qual preconizou os seguintes
medicamentos: Nusinersena: solu¢do injetavel de 2,4mg/mL; Onasemnogeno abeparvoveque: 2,0
x 1013gv/mLb e Risdiplam: p6 para solucédo oral de 0,75mg/mL.

Contudo, de acordo com o protocolo supracitado, para o tratamento com
onasemnogeno abeparvoveque, dentre outros, devem ser observados o0s seguintes critérios de
exclusdo: idade superior a 6 meses na data da apresentacdo do pedido do medicamento & unidade
de saude responsavel no SUS, uma vez que ndo foram estabelecidos estudos de seguranga e
eficacia para essa populacdo e idade superior a 7 meses na data de infusdo do medicamento.
Portanto, a idade apresentada pela Requerente: 08 meses (DN: 02/03/2025) constitui um critério
de exclusdo e, portanto, ndo esta contemplada para tratamento pelo Protocolo Ministerial®.

) Em consulta realizada ao Sistema Nacional de Gestdo de Assisténcia Farmacéutica
(HORUS), verificou-se que a Autora ndo_estd cadastrada no CEAF para recebimento de
medicamentos.

Para 0 acesso ao medicamento Risdiplam (0o medicamento esta prescrito a autora,
porém ndo pleiteado) disponibilizado no CEAF para o tratamento da AME tipo 1, estando a
Autora dentro dos critérios para dispensacdo, e ainda cumprindo o disposto nas Portarias de
Consolidacdo n° 2/GM/MS e n° 6/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, que estabelecem as normas
de financiamento e de execugdo do CEAF no ambito do SUS, a representante legal da Requerente
devera efetuar cadastro junto ao CEAF, comparecendo a Rio Farmes - Farmacia Estadual de
Medicamentos Especiais Rua Jalio do Carmo, 175 — Cidade Nova (ao lado do metrd da Praga
Onze), de 22 a4 62 das 08:00 as 17:00 horas. Tel.: (21) 98596-6591/ 96943-0302/ 98596-6605/
99338-6529/ 97983-3535, munida da seguinte documentacdo: Documentos pessoais: Original e
Copia de Documento de ldentidade ou da Certiddo de Nascimento, Cépia do CPF, Cépia do Cartdo
Nacional de Saide/SUS e Copia do comprovante de residéncia. Documentos médicos: Laudo de
Solicitagdo, Avaliagdo e Autorizacdo 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 médico assistente deve observar gue o laudo médico _sera
substituido pelo Laudo de Solicitacdo, avaliacdo e autorizacdo de medicamentos (LME), o
qual deverd conter a descricdo do quadro clinico do paciente, mengdo expressa do diagndstico,
tendo como referéncia os critérios de inclusdo previstos nos Protocolos Clinicos e Diretrizes
Terapéuticas (PCDT) do Ministério da Satde, bem como os exames exigidos no PCDT, quando for
0 caso.

SBRASIL. Ministério da Satide. Comissdo Nacional de Incorporagdo 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:
06 nov. 2025.

“BRASIL, Ministério da Satide. Portaria Conjunta SAES/SECTICS N° 3, de 20 de margo de 2025. Aprova o Protocolo Clinico e
Diretrizes Terapéuticas da Atrofia Muscular Espinhal 5q tipos 1 e 2. Disponivel: <https://www.gov.br/conitec/pt-
br/midias/protocolos/20230522_portariaconjuntano6atrofiamuscularespinhal5qtiposle2.pdf>. Acesso em: 06 nov. 2025.
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Acrescenta-se ainda que a atrofia muscular espinhal (AME) é considerada uma
doenca rara. A AME 5q ¢ a causa mais frequente de morte infantil decorrente de uma condicdo
monogeénica, 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
Brasil®. Assim, cumpre salientar que o Ministério da Satde instituiu a Politica Nacional de Atencdo
Integral &s Pessoas com Doencas Raras, aprovando as Diretrizes para Atengdo Integral as Pessoas
com Doencas 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 manifestacdes
secundarias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas, por meio de agbes de promocao,
prevencéo, deteccdo precoce, tratamento oportuno, redugdo de incapacidade e cuidados paliativos.

Ainda de acordo com a referida Politica, 0 Ministério da Saude 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®. Tal PCDT foi descrito acima no presente parecer.

Ademais, 0 Onasemnogeno Abeparvoveque (Zolgensma®) foi registrado pela
Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) em 17 de agosto de 2020 e esté autorizado ao
uso, sob condig¢Bes de monitoramento e produgdo de dados e provas adicionais comprobatorias de
eficécia clinica. Por ser um medicamento novo e embora as pesquisas tenham indicado eficacia e
seguranca aceitaveis, mesmo que indicado e utilizado corretamente, podem ocorrer eventos
adversos imprevisiveis ou desconhecidos®. Nesse sentido, é importante que a Autora seja
reavaliado pelo médico assistente periodicamente, a fim de comprovar a efetividade do tratamento.

Em atencdo ao Despacho/Decisdo Judicial (Evento 5 DESPADEC1, Péagina 2),
informa-se que ndo ha contraindicacdes ao medicamento, conforme descrito em bula®.

Quanto & possibilidade de risco de dano irreparével ou de dificil reparagdo a saude
da parte autora, informa-se que a atrofia muscular espinhal tipo 1 é uma doenca
neurodegenerativa grave que, sem tratamento, resulta em morte ou necessidade de ventilagéo
permanente em até 90% dos pacientes’®. O tratamento com Onasemnogeno Abeparvoveque
(Zolgensma®) é uma terapia génica aprovada pela Food and Drug Administration — FDA para
criangas com menos de dois anos de idade com mutac@es bialélicas no gene SMNL1. Esta terapia
demonstrou alterar significativamente a histéria natural da doenca, melhorando a fungédo motora’.

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

SBRASIL. Ministério da Satde. Portaria n° 199, de 3 de janeiro de 2014. Disponivel:
<http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2014/prt0199_30_01_2014.htmI>. Acesso em: 06 nov. 2025.

SCONITEC. Comissdo Nacional de Incorporacéo de Tecnologias no SUS. Relatério de Recomendagéo — Priorizagdo de Protocolos e
Diretrizes Terapéuticas para Aten¢ao Integral &s 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: 06 nov. 2025
"Al-Zaidy SA, Mendell JR. From Clinical Trials to Clinical Practice: Practical Considerations for Gene Replacement Therapy in SMA
Type 1. Pediatr Neurol. 2019 Nov;100:3-11. Disponivel em: <https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/31371124/>. Acesso em: 06 nov. 2025.

8 Day JW, Finkel RS, Chiriboga CA, Connolly AM, Crawford TO, Darras BT, lannaccone ST, Kuntz NL, Pefia LDM, Shieh PB, Smith
EC, Kwon JM, Zaidman CM, Schultz M, Feltner DE, Tauscher-Wisniewski S, Ouyang H, Chand DH, Sproule DM, Macek TA, Mendell
JR. Onasemnogene abeparvovec gene therapy for symptomatic infantile-onset spinal muscular atrophy in patients with two copies of
SMN2 (STR1VE): an open-label, single-arm, multicentre, phase 3 trial. Lancet Neurol. 2021 Apr;20(4):284-293. Disponivel em:
<https://pubmed.ncbi.nim.nih.gov/33743238/>. Acesso em: 06 nov. 2025.
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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 Prego Fabrica (PF) deve ser utilizado
como referéncia quando a aquisi¢do 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 Prego Maximo 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.

Assim, considerando a regulamentacdo vigente, m consulta a Tabela de Precos
CMED, o Onasemnogeno Abeparvoveque 2,0x10E13 GV/ML (Zolgensma®) suspensao injetavel
com 1 frasco ampola x 55mL + 4 frascos ampola possui preco de venda ao governo
correspondente a R$ 6.547.610,19, aliquota ICMS 0%?*,

Quanto ao valor anual do medicamento com base no Pre¢co Méaximo de Venda do
Governo (PMVG), de acordo com o documento médico (Evento 9 RECEITY, Péagina 1), esta
prescrito a Autora, “Onasemnogeno Abeparvoveque (Zolgensma®) 1 frasco de 5,5mL e 4 frascos
de 8,3mL - aplicar 38,5mL endovenoso em 1 hora com bomba de seringa, dose Unica”.

» Assim, para o tratamento seria utilizado 1 caixa do medicamento:
6.547.610,19. O valor _do tratamento seria de R$ 6.547.610,19, com
base no preco de venda ao governo, aliquota ICMS 0%,

Em relacdo a aplicacdo do medicamento pleiteado, informa-se que estd coberto
pelo_SUS, conforme Tabela de Procedimentos, Medicamentos, Orteses/Proteses e Materiais
Especiais do Sistema Unico de Salde — SUS (SIGTAP), na qual consta: administracio de
medicamentos por via endovenosa, sob o cédigo de procedimento: 03.01.10.019-5, considerando
o disposto na Relacdo Nacional de Agdes e Servigos de Saude (RENASES).

Destaca-se que, de acordo com a bula do farmaco Onasemnogeno
Abeparvoveque (Zolgensma®), este medicamento deve ser infundido apenas por um profissional
de saude, administrado por via intravenosa e manuseado de forma asséptica sob condicdes
estéreis.

E o parecer.

A 332 Vara Federal do Rio de Janeiro, da Secdo Judiciaria Rio de Janeiro,
para conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.

Elaborado pela equipe técnica do NATJUS-RJ.

9BRASIL Ministério da Satde. Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA). Medicamentos. Camara de Regulacdo do Mercado
de Medicamentos (CMED). Disponivel em: <https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/medicamentos/cmed/precos>. Acesso em: 06 nov
2025.

WBRASIL Ministério da Satide. 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/arquivos/pdf_conformidade_gov_ 20250216_081743796.pdf >. Acesso em: 06 nov. 2025.
UBRASIL Ministério da Satde. 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: 06
nov. 2025.
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