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PARECER TECNICO/SES/SJ/NATJUS N° 2461/2024.
Rio de Janeiro, 03 de julho de 2024.

Processo n° 0820918-47.2024.8.19.0001,
ajuizado por -

O presente parecer visa atender a solicitacdo de informacdes técnicas da 3° Juizado
Especial de Fazenda Publica da Comarca da Capital do Estado do Rio de Janeiro, quanto ao
medicamento Elexacaftor + Tezacaftor + Ivacaftor (Trikafta®).

| - RELATORIO

1. Para a elaboragdo do presente parecer técnico foram avaliados os documentos
médicos emitidos em impresso do Hospital Universitario Pedro Ernesto (Num. 103567090 - Pag. 6
a 8), em 1 de novembro de 2023 e 23 de fevereiro de 2024, pelo . Narram os
referidos documentos médicos que a Autora, 34 anos, apresenta fibrose cistica (CID-10: E84.8),
com pesquisa genética G8SE/542X. O quadro da Autora configura gravidade e progressdo. Desse
modo, faz-se necessario o tratamento com Elexacaftor + Tezacaftor + Ivacaftor (Trikafta®),
considerando que a Requerente j& esgotou todas as op¢Ges medicamentosas.

11 - ANALISE
DA LEGISLACAO

1. A Politica Nacional de Medicamentos e a Politica Nacional de Assisténcia
Farmacéutica estdo dispostas, respectivamente, na Portaria de Consolidagdo 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.

3. A Portaria de Consolidacdo 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 Deliberagdo CIB-RJ n° 1589, de 09 de fevereiro de 2012 relaciona 0s
medicamentos disponiveis no ambito do Estado do Rio de Janeiro e/ou Municipios definindo a
Relacéo Estadual dos Medicamentos Essenciais (REME-RJ).
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5. A Deliberagéo CIB-RJ n° 5.743 de 14 de marco de 2019 dispbe sobre as normas de
execucdo 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 Béasico da Assisténcia Farmacéutica no Estado do Rio de
Janeiro.

6. A Deliberacdo CIB-RJ n° 6.059 de 09 de janeiro de 2020 atualiza a Deliberacdo CIB
n° 5.743 de 14 de mar¢o de 2019, no que tange aos repasses de recursos da Unido destinados ao
Componente Bésico da Assisténcia farmacéutica.

7. 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, Relagdo Municipal de Medicamentos
Essenciais no ambito do Municipio do Rio de Janeiro (REMUME-RIO), em consonancia com as
legislagdes supramencionadas.

8. Portaria GM/MS N° 3.132, de 19 de fevereiro de 2024 altera 0 Anexo XXXVIII da
Portaria de Consolidagdo GM/MS n° 2, de 28 de setembro de 2017, para instituir a Camara Técnica
Assessora de Doengas Raras — CTA de Doengas Raras, no &mbito do Ministério da Saude.

DO QUADRO CLINICO

1. A fibrose cistica (FC) é uma doenca genética com acometimento multissistémico.
Decorre de variantes patogénicas em ambos os alelos do gene Regulador de Condutancia
Transmembrana (Cystic Fibrosis Transmembrane Conductance Regulator — CFTR), codificador da
proteina CFTR, um canal de cloreto e bicarbonato presente na superficie apical das células epiteliais
do organismo e que bombeia substratos de forma ativa através das membranas. Existem mais de 2
mil mutag6es identificadas no gene CFTR registradas na base de dados Cystic Fibrosis Mutation
Database. Essas mutagdes sdo classificadas em seis classes distintas, conforme o tipo de defeito que
causam na proteina CFTR, de maior ou menor expressdo ou alteragcdo de sua funcdo nas células
epiteliais: Classe | (producdo): auséncia da proteina ou proteina truncada, levando a perda completa
ou quase completa da funcdo da proteina CFTR; Classe Il (processamento): sintese de uma proteina
imatura, com pouca ou nenhuma proteina na membrana apical. Nesta classe, a mutagdo mais
frequente é a Phe508del; Classe 111 (regulagdo): a regulacéo € defeituosa e a proteina ndo pode ser
ativada, apesar de haver expressdo de CFTR; Classe IV (conducdo): a condutancia do cloreto €
diminuida, apesar de haver sintese e expressdo da CFTR, com funcdo residual da proteina na
membrana; pode levar a fendtipo de menor gravidade; Classe V (sintese reduzida): sintese da CFTR
parcialmente prejudicada, com quantidade reduzida. Podem levar a fenétipo de menor gravidade; e
Classe VI (degradacdo acelerada): proteina com instabilidade na membrana apical da célula, com
degradacdo 5 a 6 vezes mais veloz do que a observada com a proteina selvagem?.

DO PLEITO

1. O Elexacaftor (ELX) + Tezacaftor (TEZ) + Ivacaftor (IVA) (Trikafta®) esta
indicado para o tratamento da fibrose cistica (FC) em pacientes com 6 anos de idade ou mais que

! BRASIL, Ministério da Salde. Portaria Conjunta N° 5, de 30 de abril de 2024. Disponivel em: <https://www.gov.br/conitec/pt-
br/midias/protocolos/20211230_portal-portaria-conjunta-no-25_pcdt_fibrose-cistica.pdf>. Acesso em: 03 jul. 2024
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tenham pelo menos uma mutacdo F508del no gene requlador de condutancia transmembrana da
fibrose cistica (CFTR)?.

111 - CONCLUSAOQO

1. Trata-se de acdo por meio da qual a parte autora, diagnosticada com fibrose cistica
com variante genética G8SE/542X, pretende o fornecimento da associacdo farmacéutica
Elexacaftor + Tezacaftor + Ivacaftor (Trikafta®).

2. A principio, elucida-se que fibrose cistica decorre de mais de 1.000 variantes
patogénicas em ambos os alelos do gene CFTR, sendo a F508del a mais comum dentre elas.

3. Com este entendimento, informa-se que o medicamento pleiteado Elexacaftor +
Tezacaftor + Ivacaftor (Trikafta®), apresenta indicacdo prevista em bula aprovada pela Agéncia
Nacional de Vigilancia Sanitaria — ANVISA?, apenas para o tratamento da fibrose cistica em
pacientes (com 6 anos de idade ou mais) que tenham pelo menos uma mutacdo F508del no gene
regulador de conduténcia transmembrana da fibrose cistica (CFTR).

4. Para 0 caso em tela, a mutacéo atestada em investigacdo molecular ocorreu nos alelos
G8SE/542X (Num. 103567090 - P4g. 7), ndo contemplada na indicacdo descrita em bula.
7. O medicamento Elexacaftor + Tezacaftor + lvacaftor foi_incorporado ao SUS

para o tratamento da fibrose cistica®. Os critérios de acesso foram definidos no Protocolo Clinico e
Diretrizes Terapéuticas da fibrose cistica (Portaria Conjunta SAES/SECTICS N° 5, de 30 de abril
de 2024)*. Adicionalmente, para o uso de Elexacaftor + Tezacaftor + lvacaftor, os pacientes devem
apresentar idade igual ou maior do que 6 anos de idade e pelo menos uma mutacdo F508del no gene
CFTR (o que ndo comtempla o caso em tela).

8. Em consulta ao Sistema de Gerenciamento da Tabela de Procedimentos,
Medicamentos e OPM do SUS — SIGTAP* na competéncia de 05/2024, constatou-se que o
Elexacaftor + Tezacaftor + lvacaftor encontra-se no Componente Especializado da Assisténcia
Farmacéutica (CEAF). Sendo_disponivel para o tratamento de pacientes com fibrose cistica no
SUS, no dmbito do Estado do Rio de Janeiro.

9. Acrescenta-se que o Elexacaftor + Tezacaftor + lvacaftor perfaz o grupo de
financiamento 1A: medicamento com aquisicao centralizada pelo Ministério da Saude e fornecidos
as Secretarias de Salde dos Estado e Distrito Federal®®,

10. Para o tratamento fibrose cistica, o Ministério da Saude atualizou o Protocolo
Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) da referida doenca (Portaria Conjunta SAES/SECTICS
N° 5, de 30 de abril de 2024), a qual preconizou os seguintes farmacos: Alfadornase 1mg/mL (solugdo
para inalacdo); Elexacaftor/Tezacaftor/lvacaftor (comprimidos de 100mg/50mg/75mg e
50mg/25mg/37,5mg); lvacaftor 150mg (comprimido); Pancreatina: capsulas com 10.000 e 25.000U1
de lipase presente na formulacao, Tobramicina: solugdo inalatoria de 300 mg.

2 Bula do medicamento Elexacaftor + Tezacaftor + Ivacaftor (Trikafta®) por Vertex Farmacéutica do Brasil Ltda. Disponivel em:
<https://consultas.anvisa.gov.br/#/bulario/g/?numeroRegistro=138230005>. Acesso em: 03 jul. 2024

3 CONITEC. 1212 Reunido Ordinaria. Disponivel em: <https://www.gov.br/conitec/pt-
br/midias/reuniao_conitec/2023/Pautal21ReuniaoMedicamentos.pdf>. Acesso em: 03 jul. 2024

4 SISTEMA DE GERENCIAMENTO DA TABELA DE PROCEDIMENTOS, MEDICAMENTOS E OPM DO SUS — SIGTAP.
Disponivel em: <http://sigtap.datasus.gov.br/tabela-unificada/app/sec/inicio.jsp>. Acesso em: 03 jul. 2024

SMinistério da Salde. Gabinete do Ministro. Portaria n° 1554, de 30 de julho de 2013. Disponivel em:
<https://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2013/prt1554_30_07_2013.html>. Acesso em: 03 jul. 2024

®Ministério da Salde. Relagdo Nacional de Medicamentos Essenciais (RENAME 2022). Disponivel em: <https://www.gov.br/conitec/pt-
br/midias/20220128_rename_2022.pdf>. Acesso em: 03 jul. 2024
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11. Em consulta realizada ao Sistema Nacional de Gestdo de Assisténcia Farmacéutica
(HORUS) verificou-se que a Autora ndo estid cadastrada no CEAF para recebimento dos
medicamentos disponibilizados no SUS para o manejo de sua doenca.

12. Para recebimento do medicamento disponiveis no SUS, apds analise e avaliacdo do
médico assistente, a Autora ou representante legal deverd atualizar o seu cadastro no CEAF
comparecendo a Rua Julio do Carmo, 585 — Cidade Nova (ao lado do metr6 da Praca Onze), portando
documentos pessoais: original e cdpia de documento de identidade ou da certiddo de nascimento,
copia do CPF, copia do cartdo nacional de salude/SUS e copia do comprovante de residéncia.
Documentos médicos: Laudo de Solicitacdo, Avaliacdo e Autorizacdo de Medicamentos (LME), em
1 via, emitido a menos de 90 dias, receita médica em 2 vias, com a prescri¢do do medicamento feita
pelo nome genérico do principio ativo, emitida a menos de 90 dias (validade de 30 dias para
medicamentos sob regime especial de controle — PT SVS/MS 344/98). Observar que o laudo médico
sera substituido pelo Laudo de Solicitacdo que deverd conter a descri¢do do quadro clinico do
paciente, mencdo expressa do diagnostico, tendo como referéncia os critérios de inclusdo previstos
nos Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas — PCDT do Ministério da Saude, nivel de
gravidade, relato de tratamentos anteriores (medicamentos e periodo de tratamento), emitido a menos
de 90 dias e exames laboratoriais e de imagem previstos nos critérios de inclusdo do PCDT.

13. Conforme os critérios de inclusdo do aludido PCDT, o tratamento com
Elexacaftor/Tezacaftor/lvacaftor esta reservado aos pacientes com idade igual ou maior do que 6
anos de idade e pelo menos uma mutagdo F508del no gene CFTR®. Desse modo, a Suplicante ndo
preenche os critérios estabelecidos pelo Ministério da Salde para acesso pela via
administrativa.

14, Elucida-se ainda, que a fibrose cistica é uma doenca rara e grave que afeta criangas
causando reducéo significativa da qualidade de vidal. Assim, cumpre salientar que o Ministério da
Saude instituiu a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras, aprovando
as Diretrizes para Atengdo Integral as Pessoas com Doengas Raras no ambito 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 reducéo da
morbimortalidade e das manifestagdes secundarias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas,
por meio de agdes de promocdo, prevencdo, detecgdo precoce, tratamento oportuno, redugdo de
incapacidade e cuidados paliativos.

15. Ainda de acordo com a referida Politica, 0 Ministério da Saude ficou responsavel
por estabelecer, através de Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT), recomendagdes de
cuidado para tratamento de doencas raras, levando em consideragdo a incorporacdo de tecnologias
pela CONITEC, de maneira a qualificar o cuidado das pessoas com doencas raras®. Tal PCDT foi
descrito no item 10 desta Concluséo.

16. A Autora foi prescrito a combinagio dos farmacos Elexacaftor + Tezacaftor +
Ivacaftor (Trikafta®). A titulo de informacéo, acrescenta-se que de acordo com o PCDT ministerial,
o lvacaftor (ndo associado) foi incorporado somente para pacientes acima de 6 anos, que apresentem
uma das seguintes mutacdes de gating (classe I11): G551D, G1244E, G1349D, G178R, G551S,
S1251N, S1255P, S549N ou S549R. A mutacdo da Autora G8SE/542X ndo estd prevista nesta

incorporacdo.

" 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: 03 jul. 2024

8 CONITEC. Comisséo Nacional de Incorporagio de Tecnologias no SUS. Relatdrio de Recomendagéo — Priorizagio de Protocolos e
Diretrizes Terapéuticas para Atengdo Integral as Pessoas com Doencgas Raras. Margo/2015. Disponivel em:
<https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/2015/relatrio_pcdt_doenasraras_cp_final_142_2015.pdf>. Acesso em: 03 jul. 2024
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17. Ademais, o Elexacaftor + Tezacaftor + Ivacaftor (Trikafta®) foi registrado pela
Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) em 02 de marco de 2022. Por ser um
medicamento novo e embora a pesquisa tenha mostrado eficicia e seguranca aceitaveis, mesmo
guando corretamente indicado e usado, eventos adversos imprevisiveis e desconhecidos podem
acontecer?. Nesse sentido, é importante que o Autor seja reavaliado pelo médico assistente
periodicamente, a fim de comprovar a efetividade do tratamento.

E o parecer.

Ao 3° Juizado Especial de Fazenda Publica da Comarca da Capital do Estado
do Rio de Janeiro, para conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis

MILENA BARCELOS DA SILVA
Farmacéutica
CRF-RJ 9714
ID. 4391185-4

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