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Rio de Janeiro, 29 de dezembro de 2022.

Processo n° 0098825-05.2022.8.19.0001,
ajuizado por | |

O presente parecer visa atender a solicitacdo de informacdes técnicas do 1°
Juizado Especial Fazendario da Comarca da capital do Rio de Janeiro, quanto ao
medicamento Risdiplam (Evrysdi®).

| - RELATORIO

1. Para elaboragdo deste Parecer foi considerado o documento médico mais
recente acostado aos autos.

2. De acordo com o documento médico (fl.32) datado de 03 de fevereiro de
2022 pela médica | | a Autora, 33 anos, apresenta
diagnostico de Atrofia Espinhal Progressiva (AME) tipo 111, o que pode ser comprovado
pelo exame genético realizado em 01 de mar¢o de 2021, que mostra delecdo em homozigose
no gene SMNL1 (o que comprova o diagnostico de AME), além de 3 cépias dos éxons 7 e 8
no gene SMN2 (o que confirma diagnostico de AME tipo I11). Classificagdo Internacional de
Doencas (CID-10): G12.1 — Outras atrofias musculares espinhais hereditarias. Foi
prescrito a Autora: Risdiplam 0,75mg/mL (Evrysdi®)

11 - ANALISE
DA LEGISLACAO

1. A Politica Nacional de Medicamentos e a Politica Nacional de Assisténcia
Farmacéutica estdo dispostas, respectivamente, na Portaria de Consolidacéo n° 2/GM/MS, de
28 de setembro de 2017 e na Resolugdo n° 338/CNS/MS, de 6 de maio de 2004.

2. A Portaria de Consolidagdo n°® 6/GM/MS, de 28 de setembro de 2017,
dispde, também, sobre a organizacdo da assisténcia farmacéutica em trés componentes:
Bésico, Estratégico e Especializado. E, define as normas para o financiamento dos
componentes estratégico e especializado da assisténcia farmacéutica.

3. A Portaria de Consolidagdo n°® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017,
estabelece, inclusive, as normas de financiamento e de execucdo do Componente
Especializado da Assisténcia Farmacéutica no ambito do SUS.

4. A Portaria n® 2.979, de 12 de novembro de 2019, institui o Programa Previne
Brasil, que estabelece o novo modelo de financiamento de custeio da Atencdo Priméria a
Satde no &mbito do Sistema Unico de Sadde.

5. A Deliberacdo CIB-RJ n° 1.589, de 09 de fevereiro de 2012 relaciona os
medicamentos disponiveis no &mbito do Estado do Rio de Janeiro e/ou Municipios definindo
a Relacdo Estadual dos Medicamentos Essenciais (REME-RJ).
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6. A Deliberacdo CIB-RJ n° 5.743 de 14 de marco de 2019 dispde sobre as
normas de execuc¢do e financiamento do Componente Basico da Assisténcia Farmacéutica
(CBAF) no ambito do SUS no Estado do Rio de Janeiro e, em seu artigo 4°, estabelece o
Elenco Minimo Obrigatério de Medicamentos Essenciais do Componente Bésico da
Assisténcia Farmacéutica no Estado do Rio de Janeiro.

7. A Deliberacdo CIB-RJ n° 6.059 de 09 de janeiro de 2020 atualiza a
Deliberacéo CIB n° 5.743 de 14 de marco de 2019, no que tange aos repasses de recursos da
Unido destinados ao Componente Basico da Assisténcia farmacéutica.

8. A Resolugdo SMS n° 3733 de 14 de junho de 2018, definiu o elenco de
medicamentos, saneantes, antissépticos, vacinas e insumos padronizados para uso nhas
unidades da Secretaria Municipal de Salude do Rio de Janeiro, compreendendo o0s
Componentes Basico, Hospitalar, Estratégico e Basico e Hospitalar, a saber, Relacdo
Municipal de Medicamentos Essenciais no ambito do Municipio do Rio de Janeiro
(REMUME-RIO), em consonancia com as legisla¢des supramencionadas.

9. A Portaria de Consolidacdo n® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, Anexo
XXXVIII, institui a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doengas Raras e
as Diretrizes para a Atencdo Integral as Pessoas com Doengas Raras no SUS. Para efeito
deste Anexo, considera-se doenca rara aquela que afeta até 65 pessoas em cada 100.000
individuos, ou seja, 1,3 pessoas para cada 2.000 individuos.

DA PATOLOGIA

1. A atrofia muscular espinhal (AME 5q) é uma doenca neurodegenerativa,
rara, com heranca genética autossbmica recessiva e apresenta uma incidéncia de
aproximadamente 1 em cada 10.000 nascimentos. A doenca é causada por uma delecdo ou
mutacdo homozigética do gene 1 de sobrevivéncia do motoneurénio (SMN.), localizado na
regido telomérica do cromossomo 5g, sendo que o nimero de copias de um gene semelhante
a ele (SMNy), localizado na regido centromérica, é o principal determinante da severidade da
doenca. Essa alteracdo genética no gene SMN; é responsavel pela reducdo dos niveis da
proteina de sobrevivéncia do motoneurbnio (SMN). O gene SMN. ndo compensa
completamente a auséncia da expressdo do SMN: porque produz apenas 25% da proteina
SMN. A falta da proteina SMN leva a degeneragdo de motoneurdnios alfa (o) localizados no
corno anterior da medula espinhal, o que resulta em fraqueza e paralisia muscular proximal
progressiva e simétrica. A doenca é classificada conforme a gravidade e a época do inicio
dos sintomas em pelo menos quatro subtipos principais: severa (tipo I, AME aguda ou
doenca de Werdnig-Hoffmann); intermediaria (tipo Il ou ame crénica); branda (tipo 3,
AME juvenil ou doenca de Kugelberg-Welander); e tipo IV (AME adulta). A mortalidade
e a morbidade sdo relacionadas diretamente com a idade do inicio das manifestacdes®?.

2. A AME tipo 3, AME juvenil ou doenca de Kugelberg-Welander, possui um
quadro clinico mais brando, com inicio das manifestacdes ocorrendo apds 18 meses de vida.
Clinicamente, caracteriza-se por fraqueza e atrofia muscular das porgdes proximais dos

1! BAIONI M.T.C., AMBIEL C.R., ET AL, Atrofia muscular espinhal: diagnéstico, tratamento e perspectivas futuras. J Pediatr.
(Rio J) Vol 86, no4 Porto Alegre July/Aug. 2010. Disponivel em:
<http://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S0021-75572010000400004>. Acesso em: 29 dez. 2022
2ZANOTELLI, P. et al. Atrofia Muscular Espinhal (AME) - Diagnostico e aconselhamento genético. Projeto Diretrizes.
Associacdo Médica Brasileira (AMB). Disponivel em: <https://amb.org.br/wp-content/uploads/2021/08/ATROFIA-
MUSCULAR-ESPINHAL-FINAL-01.02.2021.pdf>. Acesso em: 29 dez. 2022.

% NatJus i



Secretaria de
Saude

(ad
\O/
GOVERNO DO ESTADO

RIO DE JANEIRO

Subsecretaria Juridica
Nucleo de Assessoria Técnica em Acles de Salde

membros, hipotonia, e arreflexia tendinea profunda. Os pacientes chegam a deambular em
algum momento da vida. A marcha tem um padrdo anserina devido a fraqueza proximal nos
membros inferiores, e usualmente observa-se o sinal de Gowers. Disfuncdo bulbar é minima
e ocorre tardiamente no curso da doenga. Apesar do curso mais benigno do tipo 3, observa-
se uma piora lentamente progressiva do quadro motor podendo ocorrer perda da capacidade
para marcha na evolugdo da doenca, embora a sobrevida seja proxima da normalidadez.

DO PLEITO

1. Risdiplam (Evrysdi®) é um modificador do splicing (maturacdo) do pré-
MRNA de sobrevivéncia do neurdnio motor 2 (SMN2) desenvolvido para tratar a atrofia
muscular espinhal (AME) causada por muta¢des no gene SMN1 presente no cromossomo 5q
gue levam a deficiéncia na sintese da proteina SMN. A deficiéncia na proteina SMN
funcional é o mecanismo fisiopatol6gico de todos os tipos de AME. Risdiplam aumenta e
mantém os niveis funcionais da proteina SMN. Esta indicado para o tratamento de atrofia
muscular espinhal (AME)?.

111 - CONCLUSAO

1. Refere-se a Autora com diagnéstico clinico e molecular de atrofia muscular
espinhal (AME) tipo 3. Apresenta solicitagdo médica para tratamento com Risdiplam
(Evrysdi®).

2. Informa-se que o medicamento isdiplam (Evrysdi®) esté indicado em bula
para tratamento do quadro clinico apresentado pela Autora — atrofia muscular espinhal.

3. Destaca-se que o medicamento Risdiplam foi_avaliado pela Comisséo
Nacional de Incorporacdo de Tecnologlas (CONITEC) para o tratamento de pacientes com
atrofia muscular espinhal (AME) dos tipos 1, 2 e 3, com as seguintes decisfes vigentes:

e Portaria SCTIE/MS n° 19 de 14 de marco de 2022 — incorpora, no ambito do Sistema
Unico de Saude — SUS, o Risdiplam para o tratamento de atrofia muscular espinhal

(AME) tipo 1

e Portaria SCTIE/MS n° 17, de 11 de margo de 2022 — incorpora o Risdiplam para o
tratamento da atrofia muscular espinhal (AME) tipo 2, e ndo_incorpora o
Risdiplam para o _tratamento da atrofia muscular _espinhal (AME) tipo 3 no
ambito_do SUS®. Portanto, para o tipo de AME apresentado pela Autora o
medicamento nao é disponibilizado.

4. Para o tratamento da atrofia muscular espinhal, o Ministério da Saude
publicou, por meio da Portaria Conjunta SAS/SCTIE n° 03, de 18 de janeiro de 2022, o
Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas da atrofia muscular espinhal 5q tipos 1 e 2°.

3 ANVISA. Bula do medicamento Risdiplam (Evrysdi®) por Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A.. Disponivel em:
<https://consultas.anvisa.gov.br/#/bulario/g/?numeroRegistro=101000670>. Acesso em: 29 dez. 2022.

4 DOU — Diério Oficial da Unido. Portaria SCTIE/MS n° 19 de 14 de margo de 2022.

Disponivel em: <http://conitec.gov.br/images/Relatorios/Portaria/2022/20220314_Portaria_19.pdf>. Acesso em: 29 dezr. 2022.
5 DOU - Diério Oficial da Unido. Portaria SCTIE/MS n° 17, de 11 de margo de 2022. Disponivel em:
<http://conitec.gov.br/images/Relatorios/Portaria/2022/20220314_Portaria_17.pdf>. Acesso em: 29 dez. 2022.

& CONITEC. Portaria conjunta n°03, de 18 de janeiro de 2022. Aprova o Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas da Atrofia
Muscular Espinhal 5q tipos 1 e 2. Disponivel em:
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Para o tratamento da atrofia muscular espinhal 5g do tipo 3 ainda ndo foi publicado
PCDT, portanto, ainda ndo ha lista de medicamentos padronizados no SUS para o tipo 3.

5. Acrescenta-se ainda que AME é uma doenca neuromuscular de manifestacdo
clinica varivel, genética e rara. Nesse sentido, o Ministério da Saude instituiu a Politica
Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doengas Raras, aprovando as Diretrizes para
Atencédo 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 secundérias e a melhoria da qualidade de
vida das pessoas, por meio de a¢Oes de promocéo, prevencao, detecgdo precoce, tratamento
oportuno, reducdo de incapacidade e cuidados paliativos.

6. Ainda de acordo com a referida Politica, o Ministério da Saude ficou
responsavel por estabelecer, através de PCDT, recomendag6es 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 doengas raras.

7. O medicamento pleiteado possui registro ativo na Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria (ANVISA).

E o parecer.

Ao 1° Juizado Especial Fazendario da Comarca da Capital do Rio de
Janeiro para conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.

MARIA FERNANDA DE ASSUNQAO VANESSA DA SILVA GOMES
BARROZO Farmacéutica
Farmacéutica CRF- RJ 11538
CRF-RJ 9554 Mat. 4.918.044-1
ID: 50825259

FLAVIO AFONSO BADARO
Assessor-chefe
CRF-RJ 10.277
ID. 436.475-02

<http://conitec.gov.br/images/Protocolos/20220201_PORTAL_Portaria_Conjunta_3_PCDT_AME_5q_Tipos_lell.pdf>. Acesso
em: 29 dez. 2022.

" BRASIL, 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: 29 dez. 2022.
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