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PARECER TÉCNICO/SES/SJ/NATJUS Nº 0118/2025. 

 

 Rio de Janeiro, 21 de janeiro de 2025. 

 

Processo nº 0807056-17.2024.8.19.0063, 
ajuizado por  

neste ato representado por  

 

De acordo com os documentos médicos a Autora em acompanhamento no serviço 
de genética do Instituto Nacional Fernandes Figueira, a Autora com quadro de apresenta uma 
síndrome malformativa associada ao nanismo (CID-10 Q87.1) tipo acondroplasia confirmada pelo 
estudo radiológico e pelo estudo molecular revelando presença da mutação Ser344Cys no gene 
FGFR3. Para manejo da condição apresentada pela Autora, foi prescrito o medicamento Vosoritida 
0,56mg (Voxzogo®). (Num:156726839 pag 1 a 5 e 11 a 15). 

A acondroplasia, considerada uma doença rara, o tipo mais comum de nanismo 
desproporcional é uma síndrome genética que impede o crescimento normal dos ossos longos (fêmur 
e úmero, especialmente), porque acelera o processo de ossificação das cartilagens formadoras de 
ossos. Isso faz com que as diferentes partes do corpo cresçam de maneira desigual1. O crescimento 
dos ossos é determinado por vários fatores que vão desde a herança genética às alterações na 
produção hormonal. O crescimento se dá até o fechamento das cartilagens ósseas. O fechamento 
das cartilagens ósseas (epífises), ocorre no final da puberdade, em geral, entre 15 e 20 anos de idade2. 

O medicamento pleiteado Vosoritida (Voxzogo®) possui indicação prevista em 
bula para o tratamento do quadro clínico da Requerente. 

O Vosoritida (Voxzogo®) não integra nenhuma lista oficial de medicamentos 
(Componentes Básico, Estratégico e Especializado) para dispensação no SUS, não cabendo seu 
fornecimento em nenhuma esfera do SUS. 

Destaca-se que o medicamento pleiteado Vosoritida, até o presente momento, não 
foi avaliado pela Comissão Nacional de Incorporação de Tecnologias no SUS – CONITEC3. 

Acrescenta-se que a acondroplasia é considerada uma doença rara, que acomete 
cerca de 1 a cada 25000 pessoas1. Assim, cumpre salientar que o Ministério da Saúde instituiu 
a Política Nacional de Atenção Integral às Pessoas com Doenças Raras, aprovando as Diretrizes para 
Atenção Integral às Pessoas com Doenças Raras no âmbito do SUS e instituiu incentivos financeiros 
de custeio. Ficou estabelecido que a Política Nacional de Atenção Integral às Pessoas com Doenças 
Raras4 tem como objetivo reduzir a mortalidade, contribuir para a redução da morbimortalidade e 
das manifestações secundárias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas, por meio de ações de 

 
1 BRASIL. Ministério da Saúde. Biblioteca Virtual em Saúde. Nanismo. Publicado: terça, 30 de junho de 2020, 08h35. Disponível em: 
<http://bvsms.saude.gov.br/dicas-em-saude/3219-nanismo>. Acesso em: 21 jan. 2025. 
2 BRASIL. Ministério da Mulher, da Família e dos Direitos Humanos. Secretaria Nacional dos Direitos da Criança e do Adolescente. 
Secretaria Nacional dos Direitos da Pessoa com Deficiência. Diagnóstico no SUS e primeiros cuidados numa perspectiva 
multiprofissional. Disponível em: <https://www.gov.br/mdh/pt-br/navegue-por-temas/crianca-e-adolescente/acoes-e-
programas/DIAGNSTICONOSUSEPRIMEIROSCUIDADOSNUMAPERSPECTIVAMULTIPROFISSIONAL.pdf>. Acesso em: 21 
jan. 2025. 
3 Comissão Nacional de Incorporação de Tecnologias no SUS – CONITEC. Disponível em: <https://www.gov.br/conitec/pt-
br/assuntos/avaliacao-de-tecnologias-em-saude/tecnologias-demandadas>. Acesso em: 21 jan. 2025. 
4 BRASIL, Ministério da Saúde. Portaria nº 199, de 3 de janeiro de 2014. Disponível: 
<http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2014/prt0199_30_01_2014.html>. Acesso em: 21 jan. 2025. 
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promoção, prevenção, detecção precoce, tratamento oportuno, redução de incapacidade e cuidados 
paliativos. 

Ainda de acordo com a referida Política, o Ministério da Saúde ficou responsável 
por estabelecer, através de PCDT, recomendações de cuidado para tratamento de doenças raras, 
levando em consideração a incorporação de tecnologias pela CONITEC, de maneira a qualificar o 
cuidado das pessoas com doenças raras5. Entretanto, ainda não há Protocolo Clínico e Diretrizes 
Terapêuticas (PCDT)6 publicado para o manejo da acondroplasia, e, portanto, não há lista oficial 
de medicamentos que possam ser implementados nestas circunstâncias. 

Em consulta as bases de dados científicas, informa-se que os métodos para o 
tratamento da acondroplasia podem ser agrupados em terapias cirúrgicas e farmacológicas8.  

A intervenção cirúrgica consiste no alongamento dos membros inferiores com 
aparelho de Ilizarov ou fixador externo monolateral. Tal terapia envolve múltiplos procedimentos 
passíveis de complicações graves7. 

Dentre as terapias farmacológicas, o hormônio de crescimento humano 
recombinante (somatotropina recombinante) é um dos métodos de tratamento sintomático da baixa 
estatura na acondroplasia, como terapia de curto prazo (o que não se enquadra ao tratamento 
prescrito). Ademais, até o momento, somente o medicamento Vosoritida possui indicação 
aprovada pela Agência Nacional de Vigilância Sanitária (ANVISA) para o tratamento da 
acondroplasia8. 

Ressalta-se ainda que, de acordo com a CONITEC, os resultados disponíveis, até a 
última atualização deste alerta, foram promissores e subsidiaram o registro da Vosoritida em vários 
países, inclusive no Brasil. Mas é importante destacar que devido à variabilidade do crescimento e 
ao menor pico de crescimento durante a puberdade, em crianças com acondroplaisa, os efeitos a 

longo prazo da Vosoritida só serão conhecidos quando as crianças atingirem a altura adulta 
final9. 

O medicamento Vosoritida (Voxzogo®) apresenta registro ativo da Agência 
Nacional de Vigilância Sanitária (ANVISA). 

Por fim, quanto à solicitação da Defensoria Pública do Estado do Rio de Janeiro 
(Num. 156726837 - Pág. 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 acessórios que, no curso da demanda, se façam necessários ao 
tratamento da moléstia da autora...”, vale ressaltar que não é recomendado o fornecimento de novos 
itens sem emissão de laudo que justifique a necessidade dos mesmos, uma vez que o uso irracional 
e indiscriminado de medicamentos e tecnologias pode implicar em risco à saúde. 

 

 
5 CONITEC. Comissão Nacional de Incorporação de Tecnologias no SUS. Relatório de Recomendação – Priorização de Protocolos e 
Diretrizes Terapêuticas para Atenção Integral às Pessoas com Doenças Raras. Março/2015. Disponível em: 
<https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/2015/relatrio_pcdt_doenasraras_cp_final_142_2015.pdf>. Acesso em: 21 jan. 2025. 
6 Comissão Nacional de Incorporação de Tecnologias no SUS – CONITEC. Disponível em: <https://www.gov.br/conitec/pt-
br/assuntos/avaliacao-de-tecnologias-em-saude/protocolos-clinicos-e-diretrizes-terapeuticas>. Acesso em: 21 jan. 2025. 
7 WROBEL W, PACH E, BEN-SKOWRONEK I. Advantages and Disadvantages of Different Treatment Methods in Achondroplasia: A 
Review. Int J Mol Sei. 2021;22(11):5573. Disponível em: <https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC8197470/>. Acesso em: 21 
jan. 2025. 
8 PAULI, R.M. Achondroplasia: a comprehensive clinical review. Orphanet J Rare Dis 14, 1 (2019).  Disponível em: 
<https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC6318916/>. Acesso em: 21 jan. 2025.  
9 CONITEC. Comissão Nacional de Incorporação de Tecnologias no SUS. Alerta – Monitoramento do Horizonte Tecnológico. 
Vosoritida para o tratamento de Acondroplasia Outubro/2022. Disponível em: <https://www.gov.br/conitec/pt-
br/assuntos/noticias/2022/outubro/alerta-de-mht-traz-informacoes-sobre-novo-medicamento-para-tratamento-de-doenca-rara-conhecida-
como-nanismo>. Acesso em: 21 jan. 2025. 
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  É o parecer. 

  À 2ª Vara da Comarca de Três Rios do Estado do Rio de Janeiro para conhecer 
e tomar as providências que entender cabíveis.  
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