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O presente parecer visa atender a solicitacdo de informagdes técnicas da 5* Vara
Civel da Comarca de Nova Iguagu do Estado do Rio de Janeiro, quanto ao medicamento
Atalureno nas doses de 125mg e 250mg.

| - RELATORIO

1. De acordo com os documentos médicos do Instituto de Puericultura e Pediatria
Martagdo Gesteira (Num. 121584169 - Pags. 12-13), emitidos em 09 de maio de 2024, pela médica
, 0 Autor, 8 anos, com diagndstico de distrofia muscular de
Duchenne (DMD), confirmado por exame genético, mutagdo "nonsense”, substituicdo de do
aminoacido Triptofano na posicdo 1694 por um codon de parada (p.Trpl694). Trata-se de uma
doenca neuromuscular, que cursa com fraqueza muscular de graus variados e possui carater cronico
e progressivo, onde além da fraqueza muscular, contraturas e possibilidade de evolucgdo para perda
de marcha. Também pode cursar com déficit cognitivo. No momento, em uso regular de corticoide
oral (prednisolona 0,75 mg/kg/dia). Iniciado o atelureno (125mg de manhd, 125mg a tarde e 250
mg + 125mg a noite). Necessita de acompanhamento regular com fisioterapia respiratdria,
fisioterapia motora, frequéncia minima de 2x/semana, psicologia, terapia ocupacional de frequéncia
minima uma vez por semana. A fisioterapia motora deverd ter como énfase o alongamento
muscular a fim de prevenir a progressdo de contraturas e deformidades articulares. Foi mencionada
a Classifica¢do Internacional de Doengas (CID-10): G71.0 — Distrofia muscular, e prescrito, o
medicamento:

e Atalureno: 125mg (tomar 1 sache pela manhd, 1 saché a tarde e 1 saché a noite) e 250mg
(tomar 1 saché a noite).

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 Resolucéo 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 organizacdo 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 Consolidacdo 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 @mbito do SUS.

4. A Deliberacdo 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).

5. A Deliberagéo CIB-RJ n° 5.743 de 14 de marco de 2019 dispbe sobre as normas de
execucdo 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.

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

7. A Portaria Gabinete n°® 244/2021 de 28 de dezembro de 2021, da Secretaria
Municipal de Satde da Cidade de Nova Iguacu, dispde sobre a instituicdo da Relagdo Municipal de
Medicamentos Essenciais, REMUME - Nova Iguagu.

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 Cdmara Técnica
Assessora de Doengas Raras - CTA de Doencas Raras, no &mbito do Ministério da Salde.

DO QUADRO CLINICO

1. As distrofias musculares s&o um grupo de desordens caracterizadas por fraqueza e
atrofia muscular de origem genética que ocorre pela auséncia ou formacdo inadequada de proteinas
essenciais para o funcionamento da fisiologia da célula muscular, cuja caracteristica principal é o
enfraquecimento progressivo da musculatura esquelética, prejudicando os movimentost. A
Distrofia Muscular de Duchenne é uma doenga genética hereditaria rara, onde o defeito esta no
cromossoma X, por isto so afeta o sexo masculino. Defeito encontra-se na falta da producéo da
proteina Distrofina. Existem varias mutacGes e dele¢des que podem causar a Sindrome. O
diagndstico da Distrofia Muscular de Duchenne € inicialmente clinico, os sintomas iniciam com 2
ou 3 anos de idade com fraqueza muscular ascendente e progressiva. A lesdo da musculatura
cardiaca leva a fibrose e miocardiopatia. Existem testes genéticos que identificam as mutacGes
relacionadas a Doenga?.

2. A distrofia muscular de Duchenne (DMD) é uma forma rapidamente progressiva
de distrofia muscular. E causada por uma alteracdo (mutacio) em um gene, chamado gene de
DMD, responsavel por codificar a proteina muscular distrofina, que pode ser herdado nas familias
de forma recessiva, ligada ao X, e ocorre frequentemente nas pessoas sem uma histéria familiar
conhecida. Individuos que tém DMD tém perda progressiva da funcdo muscular e fraqueza, por nao
produzirem a distrofina em seus musculos®.

!BRASIL. Ministério da Saude. Biblioteca virtual em sadde. Distrofia Muscular. Disponivel em: < http://bvsms.saude.gov.br/dicas-em-
saude/2194-distrofia-muscular>. Acesso em: 22 jul. 2024.

2BRASIL. Ministério da Satde. Nota Técnica N° 28/2018. Atrofia Muscular de Duchenne. Medicamento Atalureno — Translarna.
Disponivel em:
<https://sei.saude.gov.br/sei/documento_consulta_externa.php?id_acesso_externo=26156&id_documento=3454757&infra_hash=9181c9
ce2ef239904319446ed8f8bd5e>. Acesso em: 22 jul. 2024.

SCENTRO COLABORADOR DO SUS: AVALIACAO DE TECNOLOGIAS E EXCELENCIA EM SAUDE — CCATES. Sintese de
Evidéncias — Ataluren para o tratamento da distrofia muscular de Duchenne, 2017. Disponivel em:
<https://docs.bvsalud.org/biblioref/2018/08/909250/pub_1496927514.pdf >. Acesso em: 22 jul. 2024.
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DO PLEITO

1. O Atalureno (Translarna®) permite a producéo de distrofina e ajuda os musculos a
trabalhar adequadamente. Est4 indicado para o tratamento da Distrofia Muscular de Duchenne
resultante de uma mutacdo sem sentido (nonsense) no gene da distrofina (DMDmn) em pacientes
deambulatérios pediatricos a partir dos 2 anos de idade do sexo masculino®.

111 - CONCLUSAO

1. Trata-se de Autor, 8 anos, com diagnostico de distrofia muscular de Duchenne —
com mutacdo nonsense — com indicagdo de uso do medicamento atalureno nas doses de 125mg e
250mg.

2. Informa-se que o medicamento pleiteado atalureno (Translarna®) esté indicado
em bula para 0 manejo do quadro clinico apresentado pelo Autor distrofia muscular de
Duchenne com mutagéo nonsense, conforme relato medico.

3. No que tange a disponibilizagdo do medicamento pleiteado no ambito do SUS,
informa-se que o atalureno (Translarna®) nédo_integra nenhuma lista oficial de medicamentos
(Componentes Basico, Estratégico e Especializado) para dispensa¢do no SUS, ndo cabendo seu
fornecimento a nenhuma das esferas de gestdo do SUS.

4, O medicamento pleiteado atalureno (Translarna®) até o momento ndo_foi
submetido a analise da Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias do Ministério da
Salde (CONITEC-MS)®.

5. Considerando o caso em tela, informa-se que no momento ndo ha publicado pelo
Ministério da Saude Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas® para distrofia muscular de
Duchenne, e, portanto, ndo ha lista oficial e especifica de medicamentos que possam ser
implementados nestas circunstancias.

6. Elucida-se ainda, que distrofia muscular de Duchenne (DMD) é uma doenca
rara. Segundo pesquisas a incidéncia de DMD ¢ de aproximadamente um individuo para cada 3.500
meninos nascidos vivos’. Assim, cumpre salientar que o Ministério da Sadde instituiu a Politica
Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras, aprovando as Diretrizes para Atencéo
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 redugdo da morbimortalidade e
das manifestaces secundarias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas, por meio de acdes de
promocao, prevencgdo, deteccdo precoce, tratamento oportuno, reducdo de incapacidade e cuidados
paliativos.

“Bula do medicamento Atalureno (Translarna™) por PTC Farmacéutica do Brasil Ltda. Disponivel em:
<https://consultas.anvisa.gov.br/#/bulario/g/?nomeProduto=TRANSLARNA>. Acesso em: 22 jul. 2024.

SBRASIL. Ministério da Satde. Comissdo Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no SUS — CONITEC. Tecnologias demandadas.
Disponivel em: < https://www.gov.br/conitec/pt-br/assuntos/avaliacao-de-tecnologias-em-saude/tecnologias-demandadas>. Acesso em:
22 jul. 2024.

®BRASIL. Ministério da Saide. Comissdo Nacional de Incorporagdo 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: 22 jul. 2024

"MORAES, R.M. et al. I ntervencdes fisioterapéuticas na distrofia muscular de duchenne: revisao de literatura. Brazilian Journal of
Health Review, Curitiba, v.4, n.2, p. 5182-5194 mar./apr2021. Disponivel em:
<https://www.brazilianjournals.com/index.php/BJHR/article/view/26169/20797>. Acesso em: 22 jul. 2024.

8BRASIL, Ministério da Satde. 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: 22 jul. 2024.
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7. Ainda de acordo com a referida Politica, 0 Ministério da Salude ficou responsavel
por estabelecer, através de PCDT, recomendacdes 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®. Contudo, reitera-se que ndo ha Protocolo Clinico e
Diretrizes Terapéuticas (PCDT)® publicado para o manejo da distrofia muscular de Duchenne.

8. N&o ha cura para a distrofia muscular de Duchenne, e as intervencfes séo
baseadas na prevencdo e tratamento das complicacBes. Atualmente, a terapia padrdo geralmente é
baseada em corticosteroides. O Consenso Brasileiro sobre Distrofia Muscular de Duchenne
recomenda que a terapia com corticosterdides seja iniciada, preferencialmente, na fase de platd dos
déficits motores, a partir dos 2 anos de idade. Os autores sugerem que nesta fase, especialmente
entre 2 e 3 anos, o uso dessa medicagdo deve ser discutido com a familia devido a possibilidade de
comprometimento funcional, com prejuizos na aquisi¢do de habilidades motoras. Apesar de ser
amplamente prescritos, alguns pacientes ndo respondem de forma satisfatéria ao tratamento com
corticosterdides, enquanto outros ndo toleram o seu uso crénico devido ao aparecimento de efeitos
adversos que vao desde alteragcbes hormonais a obesidade e reducdo da tolerancia a glicose, e
outras reagdes adversas ja bem documentadas com o uso prolongado desses farmacos. O tratamento
sintomatico ainda inclui o uso de inibidores da enzima conversora da angiotensina (ECA) com ou
sem betabloqueadores para cardiomiopatia; diuréticos e oxigénio para insuficiéncia cardiaca
congestiva; transplante cardiaco para pessoas com cardiomiopatia dilatada grave; értese e cirurgia
para correcdo da escoliose; além de outras intervencfes adequadas ao quadro clinico do paciente.
Abordagens para o tratamento especifico da DMD também estdo sendo exploradas, tornando o
panorama terapéutico para criangas mais promissor. Entre essas abordagens estd o medicamento
oral atalureno (Translarna®).

9. Cabe resgatar relato médico (Num. 121584169 - Pag. 12), no qual foi informado
que o Autor ja fez uso de corticoide oral (prednisolona), além de orientagdes quanto a indicacéo de
acompanhamento multidisciplinar.

10. O medicamento pleiteado possui_registro na Agéncia Nacional de Vigilancia
Sanitéaria (ANVISA).
11. Por fim, quanto & solicitacdo da Defensoria Publica do Estado do Rio de Janeiro

(Num. 121584168 - Pag. 18, item “7 - DOS PEDIDOS”, subitem “b”) referente ao provimento de
“..bem como outros medicamentos, produtos complementares e acessérios que se fagcam
necessarios ao tratamento da moléstia do autor...”, vale ressaltar que ndo é recomendado o
fornecimento de novos itens sem missdo 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
salde.

E o parecer.

A 52 Vara Civel da Comarca de Nova lguacu do Estado do Rio de Janeiro,
para conhecer e tomar as providéncias que entender cabiveis.

ALINE PEREIRA DA SILVA MILENA BARCELOS DA SILVA  FLAVIO AFONSO BADARO

Farmacéutica Farmacéutica Assessor-chefe
CRF- RJ 13065 CRF-RJ 9714 CRF-RJ 10.277
ID. 4.391.364-4 ID. 4391185-4 ID. 436.475-02

9CONITEC. Comissdo Nacional de Incorporagéo de Tecnologias no SUS. Relatério de Recomendagdo — Priorizag&o de Protocolos e
Diretrizes Terapéuticas para Atengao Integral s Pessoas com Doencas Raras. Mar¢o/2015. Disponivel em:
<https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/relatorios/2015/relatrio_pcdt_doenasraras_cp_final_142_2015.pdf >. Acesso em: 22 jul. 2024.
WCONITEC. Comissdo Nacional de Incorporacéo de Tecnologias no SUS. Monitoramento do horizonte tecnolégico. 03/2022.
Medicamentos para tratamento da distrofia muscular de Duchenne. Brasilia, abril de 2022. Disponivel em:
<https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/radar/2022/informemht_distrofiamuscularduchene.pdf>. Acesso em: 22 jul. 2024.
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