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O presente parecer visa atender a solicitacdo de informacdes técnicas do 1°
Juizado Especial de Fazenda Publica da Comarca da Capital do Estado do Rio de Janeiro
quanto ao medicamento Risdiplam.

| - RELATORIO

1. De acordo com documentos médicos do Hospital Universitario Pedro
Ernesto (Num. 55167954 — P4g. 3 a 5), emitidos em 18 de abril de 2023, pela neurologista

O ] a Autora, 11 anos, com historico de dificuldade na marcha com
smtomas notados aos 12 meses. Caminhou de forma independente na idade correta, mas com
muitas quedas e nunca conseguiu correr ou subir escadas. Tem exame genético de 2021
(MLPA e sequenciamento) compativel com o diagnéstico de atrofia muscular espinhal do
tipo 3. Apresenta diagnéstico de atrofia muscular espinhal tipo 111 (AME 111) por exame
molecular de éxon 7 e 8 = dele¢do do gene SMN1 e 4 cdpias do gene SMN2.

2. Historia familiar de AME positiva por clinica, mas ndo confirmada com teste
genético (primos de 3° grau). Estado nutricional e hidratagdo adequados. Respiracdo: sem
suporte, em ar ambiente com sO; - 99%. Nunca houve necessidade de suporte ventilatorio.
Esta em fisioterapia motora e natacdo na Rede Sarah. A fim de manter a forca muscular da
Autora, sem pioras, foi prescrito, o medicamento Risdiplam 0,75mg/mL ou 60mg/mL — 5mg
ou 6,6mL uma vez ao dia. Tratamento continuo e cronico, ndo deve ser suspenso. Foi
mencionada a Classificacdo Internacional de Doencas (CID-10): G12.1 — Outras atrofias
musculares espinhais hereditéarias.

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 Consolidacdo n°® 6/GM/MS, de 28 de setembro de 2017,
dispde, também, sobre a organizagdo da assisténcia farmacéutica em trés componentes:
Basico, Estratégico e Especializado. E, define as normas para o financiamento dos
componentes estratégico e especializado da assisténcia farmacéutica.
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3. A Portaria de Consolidagdo n°® 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017,
estabelece, inclusive, as normas de financiamento e de execu¢do 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 Atengdo 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 Relagéo Estadual dos Medicamentos Essenciais (REME-RJ).

6. A Delibera¢do CIB-RJ n° 5.743 de 14 de marco de 2019 dispbe sobre as
normas de execugdo e financiamento do Componente Bésico 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 Baésico da
Assisténcia Farmacéutica no Estado do Rio de Janeiro.

7. A Deliberagdo CIB-RJ n° 6.059 de 09 de janeiro de 2020 atualiza a
Deliberacdo CIB n° 5.743 de 14 de margo 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 nas
unidades da Secretaria Municipal de Salde do Rio de Janeiro, compreendendo os
Componentes Basico, Hospitalar, Estratégico e Basico e Hospitalar, a saber, Relacdo
Municipal de Medicamentos Essenciais no ambito do Municipio do Rio de Janeiro
(REMUME-RIO0), em consonancia com as legislacdes supramencionadas.

9. A Portaria de Consolidacdo n° 2/GM/MS, de 28 de setembro de 2017, Anexo
XXXVIII, institui a Politica Nacional de Atencao 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.

DO QUADRO CLINICO

1. A atrofia muscular espinhal (AME 5q) é uma doenca neurodegenerativa,
rara, com heranga genética autossoOmica recessiva e apresenta uma incidéncia de
aproximadamente 1 em cada 10.000 nascimentos. A doenca é causada por uma dele¢do ou
mutacdo homozigética do gene 1 de sobrevivéncia do motoneurénio (SMN,), localizado na
regido telomérica do cromossomo 5q, sendo que o numero de cdpias de um gene semelhante
a ele (SMNy). Essa alteragdo genética no gene SMN; é responsével pela reducéo dos niveis
da proteina de sobrevivéncia do motoneurénio (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 degeneracdo 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
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doenca de Werdnig-Hoffmann); intermediéria (tipo Il ou ame cronica); branda (tipo 3, AME
juvenil ou doenca de Kugelberg-Welander); e tipo IV (AME adulta)*2.

2. A AME tipo 3, AME juvenil ou doenca de Kugelberg-Welander, possui um
quadro clinico mais brando, com inicio das manifestagcGes ocorrendo apds 18 meses de vida.
Clinicamente, caracteriza-se por fraqueza e atrofia muscular das porgdes proximais dos
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. 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 evolucdo da doenca, embora a sobrevida seja
préxima da normalidade2.

DO PLEITO

1. Risdiplam 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 mutacfes no gene SMN1 presente no cromossomo 5q que
levam a deficiéncia na sintese da proteina SMN. A deficiéncia na proteina SMN funcional é
0 mecanismo fisiopatologico 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)3.

111 - CONCLUSAOQO

1. Em sintese, segundo documento médico acostado, trata-se de Autora, 11
anos, diagnostico de atrofia muscular espinhal tipo 111 (AME I11) por exame molecular de
éxon 7 e 8 = delecdo do gene SMN1 e 4 copias do gene SMN2. Apresenta solicitacdo médica
para o uso do medicamento Risdiplam.

2. Diante do exposto, informa-se que o medicamento pleiteado Risdiplam esta
indicado_em bula® para tratamento do quadro clinico apresentado pela Autora — atrofia
muscular espinhal.

3. No que tange a disponibilizacdo pelo SUS insta mencionar que o
medicamento Risdiplam foi_incorporado ao SUS para o tratamento da Atrofia Muscular
Espinhal 5Q Tipo I e Il. Sendo disponibilizado pela Secretaria de Estado de Saude do Rio de
Janeiro, por meio do Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica (CEAF), aos
pacientes que se enquadram nos critérios de inclusdo definidos no Protocolo Clinico e

!BAIONI M.T.C; AMBIEL C.R. 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: 06 jun. 2023.

2ZANOTELL, P. et al. Atrofia Muscular Espinhal (AME) - Diagndstico 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: 06 jun. 2023.

3Bula do medicamento Risdiplam (Evrysdi) por Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A. Disponivel em:
<https://consultas.anvisa.gov.br/#/bulario/g/?nomeProduto=EVRYSDI>. Acesso em: 06 jun. 2023.
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Diretrizes Terapéuticas (PCDT) da AME tipos | e Il. Entretanto, a requerente apresenta
AME tipo 111, assim, ndo tera acesso ao medicamento por vias administrativas.

4, Quanto ao quadro clinico da Autora, cumpre esclarecer que a atrofia
muscular espinhal ¢ uma doenga neurodegenerativa, com heranga genética autossémica
recessival,

5. Em relacdo ao tratamento da atrofia muscular espinhal, o Protocolo
Clinico e Diretrizes Terapéuticas da Atrofia Muscular Espinhal preconiza tratamento aos
portadores de atrofia muscular espinhal 5q tipos 1 e 2. O tipo de AME apresentado pela
Autora - atrofia muscular espinhal tipo 111 constitui um critério de exclusdo e, portanto,
néo esta contemplada para tratamento pelo Protocolo Ministerial®.

6. A Conitec avaliou o medicamento Risdiplam para AME tipo III, e
deliberaram por recomendar a ndo incorporacdo ao SUS do Risdiplam para tratamento de
pacientes diagnosticados com AME do tipo Illa. O Plenario considerou que apesar das
evidéncias cientificas analisadas serem de boa qualidade, hd uma grande incerteza quanto a
magnitude e precisdo do efeito nos desfechos considerados criticos. O impacto orgamentario
mostrando um alto valor ao final de cinco anos, também foi concludente para a
recomendacao®.

7. Elucida-se ainda, que AME é uma doenga neuromuscular de manifestagdo
clinica variavel, genética e rara. Assim, cumpre salientar que o Ministério da Salde instituiu
a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras, aprovando as
Diretrizes para Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras no &mbito do SUS e instituiu
incentivos financeiros de custeio. Ficou estabelecido que a Politica Nacional de Atencdo
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 a¢bes de promogdo, prevengdo, deteccdo precoce,
tratamento oportuno, redugdo de incapacidade e cuidados paliativos.

8. Ainda de acordo com a referida Politica, o Ministério da Saude ficou
responsavel por estabelecer, através de PCDT, recomendac6es de cuidado para tratamento de
doencas raras, levando em consideracdo a incorporagdo de tecnologias pela CONITEC, de
maneira a qualificar o cuidado das pessoas com doencas raras’. Dentre as 36 doencas citadas
na Consulta Publica n° 20 para inclusdo na Proposta de Priorizacdo, consta Atrofia Muscular
Espinhal. Contudo vale ressaltar, que para o tipo de atrofia muscular apresentada pela

4 BRASIL, Ministério Da Satde. Portaria Conjunta n° 6, de 15 de maio de 2023. Aprova o Protocolo Clinico e Diretrizes
Terapéuticas Da Atrofia Muscular Espinhal 5q Tipos 1 E 2. Disponivel em: < https://www.gov.br/conitec/pt-
br/midias/protocolos/20230522_portariaconjuntano6atrofiamuscularespinhal5qtiposle2.pdf>. Acesso em: 06 de jun. 2023.
5 CONITEC. Relatorio de recomendagdo n® 710. Risdiplam para o tratamento de atrofia muscular

espinhal (AME) tipo Il e 111, Brasilia— DF. 2022 Disponivel em: < https /hvww.gov. br/conitec/pt-

SBRASIL, Ministério da Satde. Portaria n® 199, de 3 de j Janelro de 2014. Dlsponlvel
<http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2014/prt0199_30_01_ 2014.html>. Acesso em: 06 jun. 2023.

"CONITEC. Comissdo Nacional de Incorporagéo de Tecnologias no SUS. Relatério de Recomendagéo — Priorizagéo de
Protocolos e Diretrizes Terapéuticas para Atengdo Integral as Pessoas com Doengas Raras. Maio/2015. Disponivel em: <
https://docs.bvsalud.org/biblioref/2017/11/874983/relatrio_pcdt_doenasraras_cp_final_142_2015.pdf >. Acesso em: 06 jun.
2023.
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Requerente, a saber, atrofia muscular tipo Ill, até o momento, ndo h& publicado pelo
Ministério da Satde Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas®.

9. Por fim, quanto ao pedido da Defensoria Publica do Estado do Rio de
Janeiro (Num. 55167953 - Pag. 20, item “VIl — DO PEDIDO”, subitens “b” e “e”)
referente ao provimento do medicamento prescrito “...outros medicamentos, produtos
complementares e acessorios que, no curso da demanda, se facam necessarios ao
tratamento da moléstia da Autora”, vale ressaltar quce ndo é recomendado o fornecimento
de novos itens sem emissdo de laudo que justifique a necessidade dos mesmos, uma vez
gue o uso irracional e indiscriminado de medicamentos e tecnologias pode implicar em
risco a saude.

E o parecer.

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

KARLA SPINOZA C. MOTA
Farmacéutica
CRF- RJ 10829
ID. 652906-2

CHEILA TOBIAS DA HORA BASTOS
Farmacéutica
CRF-RJ 14680
ID. 4459192-6

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

8BRASIL. Ministério da Sade. Comissdo Nacional de Incorporagéo 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: 06 jun. 2023
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