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PARECER TECNICO/SES/SJ/NATJUS N° 0118/2025.
Rio de Janeiro, 21 de janeiro de 2025.

Processo n° 0807056-17.2024.8.19.0063,
ajuizado por

neste ato representado por

De acordo com os documentos médicos a Autora em acompanhamento no servico
de genética do Instituto Nacional Fernandes Figueira, a Autora com quadro de apresenta uma
sindrome malformativa associada ao nanismo (CID-10 Q87.1) tipo acondroplasia confirmada pelo
estudo radiologico e pelo estudo molecular revelando presenca da mutagdo Ser344Cys no gene
FGFR3. Para manejo da condigao apresentada pela Autora, foi prescrito o medicamento Vosoritida
0,56mg (Voxzogo®). (Num:156726839 pag l a5e 11 a 15).

A acondroplasia, considerada uma doenca rara, o tipo mais comum de nanismo
desproporcional é uma sindrome genética que impede o crescimento normal dos ossos longos (fémur
e umero, especialmente), porque acelera o processo de ossificacdo das cartilagens formadoras de
0ssos. Isso faz com que as diferentes partes do corpo cresgam de maneira desigual'. O crescimento
dos ossos ¢ determinado por varios fatores que vao desde a heranca genética as alteragdes na
produgd@o hormonal. O crescimento se da até o fechamento das cartilagens 6sseas. O fechamento
das cartilagens 0sseas (epifises), ocorre no final da puberdade, em geral, entre 15 e 20 anos de idade?.

O medicamento pleiteado Vosoritida (Voxzogo®) possui indica¢io prevista em
bula para o tratamento do quadro clinico da Requerente.

O Vosoritida (Voxzogo®) nio_integra nenhuma lista oficial de medicamentos
(Componentes Basico, Estratégico e Especializado) para dispensagdo no SUS, nio cabendo seu
fornecimento em nenhuma esfera do SUS.

Destaca-se que o medicamento pleiteado Vosoritida, até o presente momento, nao
foi avaliado pela Comissdo Nacional de Incorpora¢do de Tecnologias no SUS — CONITEC?.

Acrescenta-se que a acondroplasia ¢ considerada uma doenca rara, que acomete
cerca de 1 a cada 25000 pessoas'. Assim, cumpre salientar que o Ministério da Saude instituiu
a Politica Nacional de Atenc¢do Integral as Pessoas com Doencgas Raras, aprovando as Diretrizes para
Atencao Integral as Pessoas com Doengas Raras no ambito do SUS e instituiu incentivos financeiros
de custeio. Ficou estabelecido que a Politica Nacional de Atencao Integral as Pessoas com Doencas
Raras* tem como objetivo reduzir a mortalidade, contribuir para a redugdo da morbimortalidade e
das manifestagdes secundarias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas, por meio de agdes de
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promogao, prevengdo, deteccdo precoce, tratamento oportuno, redugdo de incapacidade e cuidados
paliativos.

Ainda de acordo com a referida Politica, o Ministério da Satde ficou responsavel
por estabelecer, através de PCDT, recomendacdes de cuidado para tratamento de doengas raras,
levando em consideragdo a incorporagao de tecnologias pela CONITEC, de maneira a qualificar o
cuidado das pessoas com doengas raras®. Entretanto, ainda ndo ha Protocolo Clinico e Diretrizes
Terapéuticas (PCDT)° publicado para o manejo da acondroplasia, e, portanto, ndo ha lista oficial
de medicamentos que possam ser implementados nestas circunstancias.

Em consulta as bases de dados cientificas, informa-se que os métodos para o
tratamento da acondroplasia podem ser agrupados em terapias cirtrgicas e farmacologicas®.

A intervencdo cirurgica consiste no alongamento dos membros inferiores com
aparelho de Ilizarov ou fixador externo monolateral. Tal terapia envolve multiplos procedimentos
passiveis de complicagdes graves’.

Dentre as terapias farmacologicas, o hormoénio de crescimento humano
recombinante (somatotropina recombinante) ¢ um dos métodos de tratamento sintomatico da baixa
estatura na acondroplasia, como terapia de curto prazo (o que ndo se enquadra ao tratamento
prescrito). Ademais, at¢é o momento, somente o medicamento Vosoritida possui indicacido
aprovada pela Agéncia Nacional de Vigilincia Sanitaria (ANVISA) para o tratamento da
acondroplasia®.

Ressalta-se ainda que, de acordo com a CONITEC, os resultados disponiveis, até a
ultima atualizagdo deste alerta, foram promissores e subsidiaram o registro da Vosoritida em varios
paises, inclusive no Brasil. Mas & importante destacar que devido a variabilidade do crescimento e
ao menor pico de crescimento durante a puberdade, em criancas com acondroplaisa, os efeitos a
longo prazo da Vosoritida s6 serao conhecidos quando as criancas atingirem a altura adulta
final®.

O medicamento Vosoritida (Voxzogo®) apresenta registro ativo da Agéncia
Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA).

Por fim, quanto a solicitacdo da Defensoria Publica do Estado do Rio de Janeiro
(Num. 156726837 - Pag. 11, item “Do Pedido”, subitem “b”) referente ao provimento de “...os
medicamentos prescritos, na posologia e quantidade indicadas, bem como outros medicamentos e
produtos complementares e acessorios que, no curso da demanda, se fagcam necessarios ao
tratamento da moléstia da autora...”, vale ressaltar que nao ¢ recomendado o fornecimento de novos
itens sem emissao de laudo que justifique a necessidade dos mesmos, uma vez que o uso irracional
e indiscriminado de medicamentos e tecnologias pode implicar em risco a saude.
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E o parecer.

A 2* Vara da Comarca de Trés Rios do Estado do Rio de Janeiro para conhecer
e tomar as providéncias que entender cabiveis.

MARIA FERNANDA DE ASSUNCAO MILENA BARCELOS DA SILVA
BARROZO Farmacéutica
Farmacéutica CRF-RJ 9714
CRF-RJ 9554 ID. 4391185-4
ID. 50825259 . .
FLAVIO AFONSO BADARO
Assessor-chefe
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