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Ministério da Saude
Gabinete do Ministro
Coordenagdo-Geral do Gabinete do Ministro
Divisdo de Anadlise Técnica de Documentos Oficiais

OFICIO N2 1616/2020/DATDOF/CGGM/GM/MS

Brasilia, 21 de dezembro de 2020.

A Sua Exceléncia o Senhor

Wagner Luiz Ferreira

Presidente da Camara Municipal de Garga/SP
Rua Bardo do Rio Branco, 127/131 - Centro
17400-000 Garca/SP

E-mail camara@cmgarca.sp.gov.br

Assunto: Requerimento n? 845/2020, da aprovagao pela ANVISA do primeiro medicamento de uso oral para o
tratamento dos portadores de Atrofia Muscular Espinhal (AME), o Risdiplam.
Referéncia: Caso responda este Oficio, favor indicar expressamente o Processo SEI n® 25000.159091/2020-71.

Senhor Presidente,

De ordem do Senhor Ministro de Estado da Saude, reporto-me ao Oficio n? 809/2020
(0017599916), dessa Camara, de 9 de novembro de 2020, que trata do Requerimento n? 845/2020, da
aprovacgdo pela ANVISA do primeiro medicamento de uso oral para o tratamento dos portadores de Atrofia
Muscular Espinhal (AME), o Risdiplam, para enviar o Oficio n? 2831/2020/SEI/GADIP-CG/ANVISA
(0017676211), da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitdria e a Nota Técnica n2 377/2020-
CITEC/CGGTS/DGITIS/SCTIE/MS (0017731442) elaborada no ambito do Departamento de Gestdo e
Incorporacgdo de Tecnologias e Inova¢do em Saude, da Secretaria de Ciéncia, Tecnologia, Inovagao e Insumos
Estratégicos em Salde, deste Ministério, que tratam da analise do mencionado Requerimento, com
esclarecimentos sobre o assunto.

Atenciosamente,

PAULO CESAR FERREIRA JUNIOR
Chefe de Gabinete do Ministro
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Documento assinado eletronicamente por Paulo César Ferreira Junior, Chefe de Gabinete do Ministro,

Decreto n? 8.539, de 8 de outubro de 2015; e art. 82, da Portaria n? 900 de 31 de Margo de 2017.

I:" 40 A autenticidade deste documento pode ser conferida no site

._1-1'"",5-' http://sei.saude.gov.br/sei/controlador_externo.php?
acao=documento_conferir&id_orgao_acesso_externo=0, informando o cddigo verificador 0018270236 e
o codigo CRC A97D16E6.

Referéncia: Processo n? 25000.159091/2020-71 SEIn2 0018270236

Divisdo de Andlise Técnica de Documentos Oficiais - DATDOF
Esplanada dos Ministérios, Bloco G - Bairro Zona Civico-Administrativa, Brasilia/DF, CEP 70058-900
Site - saude.gov.br
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.= ANVISA

Agéncia Nacional de Vigilincia Sanitaria

Gabinete do Diretor-Presidente - Chefe de Gabinete
SIA Trecho 05, Area Especial 57, Brasilia/DF, CEP 71.205.05
Telefone: 0800 642 9782 - www.anvisa.gov.br

Oficio n? 2831/2020/SEI/GADIP-CG/ANVISA

A Senhora

Maria de Fatima dos Santos

Coordenadora-Geral do Gabinete do Ministro

Ministério da Satde

Esplanada dos Ministérios, Bloco G -Bairro Zona Civico-Administrativa
70058-900 - Brasilia/DF

Assunto: Requerimento n2 845/2020 - incorporagdo de medicamento no Sistema Unico de Satde (SUS).

Referéncia: Caso responda este Oficio, indicar expressamente o Processo n2 25351.937575/2020-82.

Senhora Coordenadora-Geral,

1. Em atengao ao Despacho DATDOF/CGGM/GM/MS, de 13/11/2020, que encaminha Oficio n2
809/2020, da Camara Municipal de Garga/SP, de 9 de novembro de 2020, que trata do Requerimento n2
845/2020, pelo qual manifesta-se apoio a incorporagdo no Sistema Unico de Saude (SUS) do Risdiplam,
medicamento indicado para o tratamento de todos os tipos de Atrofia Muscular Espinhal (AME), informamos
que o assunto em comento extrapola o campo de atuacdo da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria
(Anvisa).

2. Segundo a Lei n? 12401/2011, a incorporagdo, a exclusdo ou a alteragdo pelo SUS de novos
medicamentos, produtos e procedimentos, bem como a constituigdo ou a alteragdo de protocolo clinico ou
de diretriz terapéutica, apos registro na Anvisa, sdo atribuicdes do Ministério da Saude, assessorado pela
Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias (CONITEC) no SUS. A Conitec também é responsavel por
propor a atualizagao da Rename.

3. Criada pela Lei n? 9.782, de 26 de janeiro 1999, a Anvisa é uma autarquia sob regime especial,
vinculada ao Ministério da Saude, que tem como missdo proteger e promover a saude da populagdo,
mediante a intervencdo nos riscos decorrentes da produgdo e do uso de produtos e servigos sujeitos a
vigilancia sanitaria, em acdo coordenada e integrada no &mbito do Sistema Unico de Saude (SUS).

4, Sua atuagdo é determinada pela Resolucdo de Diretoria Colegiada - RDC n? 255, de 10 de
dezembro de 2018, que aprova e promulga o Regimento Interno da Anvisa e dd outras providéncias.

5. A RDC n? 255/2018 estabelece no art. 32 do Anexo |, os produtos e servigos submetidos a
vigilancia Sanitaria.

Art. 32 Consideram-se produtos e servigos submetidos a vigilancia sanitaria:

| - medicamentos de uso humano, suas substancias ativas e demais insumos, processos e tecnologias;

Il - alimentos, inclusive bebidas, dguas envasadas, seus insumos, suas embalagens, aditivos alimentares,
limites de contaminantes organicos, residuos de agrotoxicos e de medicamentos veterinarios;

Il - cosméticos, produtos de higiene pessoal e perfumes;
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IV - saneantes destinados a higieniza¢do, desinfeccdo ou desinfestagdo em ambientes domiciliares,
hospitalares e coletivos;

V - conjuntos, reagentes e insumos destinados a diagndstico;

VI - equipamentos e materiais médico-hospitalares, odontoldgicos, hemoterdpicos e de diagnostico
laboratorial e por imagem;

VIl - imunobioldgicos e suas substancias ativas, sangue e hemoderivados;
VIII - rgdos, tecidos humanos e veterinarios para uso em transplantes ou reconstituicées;

IX - radioisdtopos para uso diagndstico in vivo e radiofédrmacos e produtos radioativos utilizados em
diagndstico e terapia;

X - cigarros, cigarrilhas, charutos e qualquer outro produto fumigeno, derivado ou ndo do tabaco; e

X! - quaisquer produtos que envolvam a possibilidade de risco a saude, obtidos por engenharia genética,
por outro procedimento ou, ainda, submetidos a fontes de radiagao.

Paragrafo Unico. Sdo considerados servicos submetidos ao controle e a fiscalizagdo sanitaria pela
Agéncia aqueles voltados para a atengdo ambulatorial, seja de rotina ou de emergéncia, aqueles
realizados em regime de internagdo, os servicos de apoio diagndstico e terapéutico, bem como aqueles
que impliquem a incorporagdo de novas tecnologias.

6. Nesse sentido, sua atuac¢do visa garantir a manutencdo da saude da populagdo, com agdes de
registro, inspe¢do, fiscalizagdo e monitoramento de produtos e servigos sujeitos a vigilancia sanitaria, em
especial:

- Produgao de medicamentos;

- Producdo de cosméticos;

- Producado de saneantes;

- Producdo de Agrotoxicos;

- Producao de Alimentos industrializados;

- Producdo de materiais e equipamentos para uso em saude;

- Producao de produtos fumigeros;

- Processo de regulacdo de sangue, tecidos, células e érgdos;

- Importacdo de produtos sujeitos a vigilancia sanitdria;

- Regularizacdo de embarcacdes frente a vigilancia sanitaria;

- Fiscalizagdo e monitoramento.

7. Posto isso, restitua-se o expediente para as providéncias necessarias.

Atenciosamente,

Documento assinado eletronicamente por Karin Schuck Hemesath Mendes, Chefe de Gabinete, em
18/11/2020, as 18:59, conforme horario oficial de Brasilia, com fundamento no art. 62, § 12, do Decreto
n2 8.539, de 8 de outubro de 2015 http://www.planalto.gov.br/ccivil 03/ Ato2015-
2018/2015/Decreto/D8539.htm.

A autenticidade deste documento pode ser conferida no site https://sei.anvisa.gov.br/autenticidade,
informando o cddigo verificador 1236430 e o cddigo CRC 326B6D52.
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Referéncia: Caso responda este Oficio, indicar expressamente o Processo n® 25351.937575/2020-82 SEI n® 1236430
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Ministério da Saude
Secretaria de Ciéncia, Tecnologia, Inovagado e Insumos Estratégicos em Satude
Departamento de Gestdo e Incorporagdo de Tecnologias e Inovacdo em Satide
Coordenagdo-Geral de Gestdo de Tecnologias em Saude
Coordenagdo de Incorporagdo de Tecnologias

NOTA TECNICA N2 377/2020-CITEC/CGGTS/DGITIS/SCTIE/MS

ASSUNTO: Requerimento n® 845/2020 - Solicita apoio a incorpora¢gdo do medicamento risdiplam
(Evrysdia) no d&mbito do Sistema Unico de Satde (SUS) para tratamento da Atrofia Muscular Espinhal (AME).

INTERESSADO: Camara Municipal de Garga - Gabinete do Vereador Marc3o do Basquete.

NUP: 25000.159091/2020-71.

I. OBJETIVO

Esta nota técnica tem por objetivo apresentar informagbes acerca da incorporagdo do medicamento

risdiplam (Evrysdi®) para o tratamento da AME no ambito do SUS, bem como sobre a terapia medicamentosa
disponivel no sistema publico para AME 5q tipo |.

Il. DOS FATOS

Trata-se de Oficio n? 809/2020 (0017599916), proveniente da Cdmara Municipal de Garga/SP, que trata
do Requerimento n2 845/2020, de autoria do Vereador, Sr. Marcdo do Basquete, o qual solicita:

“[...] APOIO & incorporagdo no Sistema Unico de Satude (SUS) do Risdiplam, medicamento indicado para o
tratamento de todos os tipos de Atrofia Muscular Espinhal (AME).”.

O assunto foi encaminhado ao Departamento de Gestdo e Incorporagdo de Tecnologias e Inovacao em Satde
- DGITIS/SCTIE/MS, tendo em vista sua competéncia em atuar como Secretaria-Executiva da Comissao

Nacional de Incorporagio de Tecnologias no Sistema Unico de Saude - Conitec!,

Primeiro ponto, frisa-se que o presente documento ndo representa, nesse momento, o posicionamento
oficial da Conitec, vez que ndo ha demanda para andlise de incorporagdo, ao SUS, do referido farmaco,
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protocolada nessa Comissdo, consoante determinagdo da Lei n? 8.080/1990@] e do Decreto n2
7.646/20113],

I1l. ANALISE

As atrofias musculares espinhais sdo um grupo diverso de desordens genéticas que afetam o neurénio motor
espinhal, caracterizadas por fraqueza e atrofia muscular resultantes da degeneragdo progressiva e perda
irreversivel das células do corno anterior na medula espinhal e nos nucleos do tronco encefalico. O inicio da

fraqueza varia desde antes do nascimento até a idade adultal®). As diferentes formas de AME estdo

associadas a numerosas mutacdes genéticas e significativa variabilidade fenotipica. A AME acomete um em

cada 10 a 11 mil recém-nascidos e esta associada a elevada mortalidade nos dois primeiros anos de vidal2l

(6]

A AME 5q é a forma mais comum entre esse grupo de doengas neuromusculares hereditarias autossémicas
recessivas, causada por alteracdes no locus do gene de sobrevivéncia do neurénio motor. O locus €
constituido por dois genes paralogos: o gene de sobrevivéncia do neurénio motor 1 (SMN1) e o gene de
sobrevivéncia do neurdnio motor 2 (SMN2). Os genes SMN1 e SMN2 sdo responsaveis pela sintese da
Proteina de Sobrevivéncia do Neurénio Motor (SMN), fundamental para a manutengdao dos neurdnios
motores. A ocorréncia de delegdes, duplicagbes e conversdes acometendo esses genes constitui o principal

mecanismo molecular associado a AME Sq[Z].

A AME 5q pode ser clinicamente subclassificada em duas categorias, de inicio precoce ou tardio, que se
manifestam em quatro fendtipos (tipo | a IV), de acordo com a idade de inicio da doenga e fungdo motora. A
AME tipo | é categorizada como de inicio precoce com inicio entre 0 e 6 meses de vida e é a forma mais grave
de manifestacdo da doencga. As AME tipo Il, Il e IV sdo categorizadas como de inicio tardio com inicio entre 7-

18 meses (tipo Il), > 18 meses (tipo Ill) e segunda ou terceira década de vida (tipo IV)[Z]. Atualmente ndo ha
cura paraa condigéolg].

O tipo | é o0 mais grave e o mais comum, correspondendo a 60% do total de casos. A AME tipo Il corresponde
a mais ou menos 27% dos casos da doenga. Pacientes assim diagnosticados costumam chegar a idade
adulta e, geralmente, sdo capazes de sentar, mas ndo de andar. O tipo Ill corresponde a 12% dos pacientes
com AME. Pessoas com esse tipo apresentam expectativa de vida normal e conseguem andar até a vida
adulta, com perda gradativa dessa habilidade ao longo do tempo. O diagndstico da AME é confirmado por

meio de testes genéticos e moleculares!Z],

O risdiplam (Evrysdi®) € o primeiro medicamento de administragcdo oral disponivel para o tratamento da
AME, pertence a classe de modificadores do padrdo de splicing e foi sintetizado com a finalidade de
aumentar de forma continua, as quantidades da proteina SMN central e periférica, sendo administrado
diariamente. Esse medicamento também vem sendo avaliado quanto a sua potencial capacidade de

estimular o gene SMN2 a produzir proteinas SMN mais funcionais em todo o corpo@]. Segundo a bulal20l 4o
produto, “risdiplam corrige o splicing de SMN2 para deslocar o equilibrio da exclusGo do éxon 7 para a
incluséo desse éxon no mRNA transcrito, promovendo um aumento na produgdo da proteina SMN funcional e
estavel. Assim, risdiplam trata a AME aumentando e mantendo os niveis funcionais da proteina SMN.” O
medicamento se apresenta na forma de pd para solugdo oral na concentra¢do de 0,75mg/mL x 80mL.
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Quatro estudos principais em andamento avaliam o risdiplam. O estudo aberto denominado FIREFISH,
incluiu 48 criangas com idade entre 1 a 7 meses de vida com AME tipo |. Dados preliminares demonstraram
aumento dos niveis de proteina SMN de até 6,5 vezes em relacdo aos valores basais. A taxa de sobrevida foi
de 90,5% em anadlise interina. A maioria dos pacientes no grupo que recebeu risdiplam estavam livres de
complicagdes da doenga comparado aos achados de estudos de histéria natural da doenga. Menos pacientes
necessitaram de traqueostomia, ventilagdo mecanica permanente ou apresentaram perda da habilidade de
degluticao. Observou-se ainda que 93% dos pacientes, com relagdo a linha de base, apresentaram aumento
superior a quatro pontos na escala CHOP-INTEND (do inglés: Children's Hospital of Philadelphia Infant Test of
Neuromuscular Disorders) apds 8 meses de exposicdo ao medicamento. A escala CHOP-INTEND mede
habilidades motoras em pacientes com AME tipo |. Entretanto, a relevancia clinica desta melhora é incerta,
visto que a escala compreende diferentes fungdes motoras e possui uma grande variacdo em seus escores
(até 64 pontos). Em todas as doses estudadas, o risdiplam foi bem tolerado e os eventos adversos pareceram
ndo estar relacionados ao medicamento, mas a doenga subjacente, sendo os mais frequentes: pirexia,
diarreia, infec¢do do trato respiratdrio superior, pneumonia, constipagado, vomito, tosse e inflamacado do trato

respiratorio superiorlg].

O SUNFISH consiste em um estudo placebo-controlado que incluiu 231 pacientes sendo adultos e criangas
entre 2 a 25 anos de idade com AME tipos Il e Ill com o objetivo de avaliar a seguranga e eficacia do risdiplam
no tratamento destes tipos de AME. Os primeiros resultados observados demonstraram que o medicamento
foi bem tolerado e que os eventos adversos foram leves e ndo relacionados a doenga. Em doze meses de
estudo foi observado aumento sustentado, superior a 2 vezes a mediana dos niveis de proteina SMN
comparado aos da linha de base. Também foi observada melhora quanto as medidas de fungdao motora em
relagdo a histéria natural da doenga, mais evidentes em pacientes com 2 a 11 anos. No entanto, ndao foram
apresentados resultados de testes estatisticos que permitissem concluir sobre a significancia estatistica

destes achados!2.

O JEWELFISH, é um estudo open label, multicéntrico, que incluiu 180 pacientes sendo criangas e adultos
entre 6 meses e 60 anos de idade com AME tipos Il e Ill com o objetivo de avaliar a seguranga e
tolerabilidade da administracdo oral de risdiplam 1 vez ao dia. Foram incluidos 12 pacientes com AME tipos Il
e Ill que receberam terapia alvo-molecular prévia com nusinersena ou olesoxime. De acordo com os
resultados preliminares publicados observou-se que o uso de risdiplam, por um periodo de 3 semanas a 13
meses, n3o acarretou eventos adversos que resultassem na retirada do estudo. Ademais, observou-se
aumento da proteina SMIN de até quatro vezes os valores basais, com quatro semanas de tratamento.

Resultados para desfechos clinicos nao foram mencionados2.

O RAINBOWFISH é um estudo open label, que incluiu 25 criangas com até 42 dias de vida com AME tipo |
com o objetivo de avaliar eficécia, seguranga, farmacocinética (PK) e farmacodinamica (PD) em bebés com

genodtipo para AME assintomaticos!2).

Vale ressaltar que FIREFISH e SUNFISH sdo estudos compostos por duas partes: a primeira, que avalia a
seguranca, tolerabilidade, PK e PD de diferentes doses do medicamento; a segunda avalia seguranca e
eficicia da dose selecionada na parte |. No estudo JEWELFISH, sdo investigadas seguranga, tolerabilidade, PD
e PK de pacientes que receberam terapia prévia. Como todos os resultados preliminares destes estudos
estdo publicados em resumos de congressos, os dados sdo escassos e sem detalhes de analises

estatisticas!2).
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O medicamento foi registrado na agéncia regulatéria dos EUA, a Food and Drug Administration (FDA) em 07
de agosto de 2020 e foi registrado pela Agéncia Nacional de Vigildncia Sanitdria (Anvisa) em outubro do
mesmo ano, conforme Resolucdo-RE n2 4.079, de 08 de outubro de 2020[111, publicada no Didrio Oficial da
Unido de 13/10/2020, n2 196, secdo 1, pag.71. O Registro de Medicamento Novo foi priorizado conforme

RDC 205/2017[21, por se tratar de medicamento destinado ao tratamento de AME. Informa-se ainda que,
até a presente data, ndo ha registro de prego fixado pela Camara de Regulagdo do Mercado de
Medicamentos (CMED).

Conforme estabelece o art. 19-Q, da Lei n°® 8.080/1990[21, a Conitec tem por objetivo assessorar o Ministério
da Saude nas atribuicdes relativas a incorporagdo, exclusdo ou alteragdo pelo SUS de tecnologias em saude,
bem como na constituicdo ou alteragdo de protocolo clinico ou diretrizes terapéuticas.

Para que uma tecnologia em saude seja fornecida pela rede publica, é necessario, via de regra, além do
registro na Anvisa, que a mesma seja analisada pela Conitec e que o Secretario de Ciéncia, Tecnologia,
Inovagdo e Insumos Estratégicos em Saude do Ministério da Saude (SCTIE/MS) decida pela incorporacao,

conforme dispdem a Lei n2 8.080/1990!2! e o Decreto ne 7.646/201113],

Para que a Comissdo possa analisar determinada tecnologia em saude e emitir um Relatério de
Recomendacdo ao Ministério da Saude, é conditio sine qua non o registro do mesmo junto a Anvisa, no caso
de medicamentos, a fixagdo de preco junto a CMED e ainda evidéncia cientifica que demonstre que a
tecnologia pautada é, no minimo, tdo eficaz e segura quanto aquelas disponiveis no SUS para determinada

indicacdo, consoante determina o art. 15, §19, incisos Il e VI, do Decreto n® 7.646/2011[3]:

“Art. 15. A incorporagdo, a exclusdo e a alteragdo pelo SUS de tecnologias em saude e a constituicdo ou
alteragdo de protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas seréo precedidas de processo administrativo.

§ 12 O requerimento de instauragdo do processo administrativo para a incorporagéo e a alteragdo pelo
SUS de tecnologias em saude e a constituicdo ou alteragdo de protocolos clinicos e diretrizes
terapéuticas deverd ser protocolado pelo interessado na Secretaria-Executiva da CONITEC, devendo ser
acompanhado de:

| - formuldrio integralmente preenchido, de acordo com o modelo estabelecido pela CONITEC;
Il - numero e validade do registro da tecnologia em saude na ANVISA;

Il - evidéncia cientifica que demonstre que a tecnologia pautada é, no minimo, téo eficaz e segura
quanto aquelas disponiveis no SUS para determinada indicagéo;

IV - estudo de avaliagdo econémica comparando a tecnologia pautada com as tecnologias em saude
disponibilizadas no SUS;

V - amostras de produtos, se cabivel para o atendimento do disposto no §2° do art. 19-Q, nos termos do
regimento interno; e

VI - o prego fixado pela CMED, no caso de medicamentos” (grifos nossos).

No caso do medicamento risdiplam (Evrysdi®) informa-se que ndo ha demanda para analise de incorporacdo,
ao SUS, do referido farmaco, protocolada nessa Comissdo, consoante determinacdo da Lei n® 8.080/1990[‘2] e

do Decreto n? 7.646/2011[3]. Ainda, a tecnologia ndo preenche os pré-requisitos para ser analisada pela
Conitec, por nao possuir, até o momento, prego regulado pela CMED.
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Portanto, como ndo ha pedido na Conitec para andlise do medicamento, vez que o mesmo n3o preenche os

requisitos do disposto no Decreto n? 7.646/2011[3), conforme explicado acima, a tecnologia ainda nao foi
avaliada pela Conitec e ndo é fornecida pelo SUS.

A despeito disso, o Departamento vem fazendo reunides com a empresa com vistas a orientar futura
submissdo para a tecnologia, tdo logo seja deferido o preco pela CMED.

Considerando a apresentagdo farmacéutica registrada no Brasill13] (po6 para solugdo oral na concentragdo de
0,75mg/mL x 80mL) e a dose maxima diaria recomendada em bula[ml, que é de 5mg, cada paciente, nesse
cendrio, utilizaria 31 frascos de risdiplam (Evrysdig) por ano. Como dito acima, a CMED n3o regulou o prego

até o momento. Assim, tendo em vista o preco da terapia nos Estados Unidos da América[-1—4], no valor de
USS 11.030,80 por frasco de 80mL, conforme pesquisa realizada em 20 de novembro de 2020, o valor anual
por paciente giraria em torno de USS 340.000,00. A prépria fabricante, a empresa Roche, ratificou essa

estimativa, ao divulgar[@, no mercado internacional, que o valor de aquisicdo do Evrysdi® é de, no maximo,
USS 340.000,00 por paciente ao ano.

Em se tratando do tratamento da AME 5q tipo |, o SUS disponibiliza o medicamento nusinersena, conforme
critérios definidos no PCDT da doenca, publicado pela Portaria Conjunta n2 15, de 22 de outubro de 2019[16],

A Conitec analisou o nusinersena para o tratamento da AME em 2018 e recomendou sua incorporacdo ao

SUS, para tratamento apenas da AME 5q Tipo | (inicio precoce). O Relatério de Recomendagdo n? 44917),
contendo a deliberagdo da Comissdo, foi encaminhado ao Secretario da SCTIE/MS, que a ratificou e publicou
a Portaria SCTIE/MS n? 24, de 24/04/2019, no Diario Oficial da Unido (DOU) n2 79, de 25/04/2019, Secéo 1,

pag. 52(17],

Atualmente ndo ha tratamento medicamentoso disponivel no SUS especifico para o tratamento da AME 5q
tipos Il, Ill e IV. O nusinersena é fornecido no SUS apenas para os pacientes diagnosticados com AME 5q tipo

|, conforme relatado e que cumprem os critérios de elegibilidade do pcDTI28] da doenca.

Em 25 de setembro de 2020, a empresa Biogen protocolou o pedido de avaliagdo do nusinersena para

tratamento da AME tipos Il e lll. O processo foi avaliado pelo Plenario na 922 Reunigol2! da Conitec,
realizada nos dias 04 e 05 de novembro de 2020, ocasido em que 0os membros presentes deliberaram que o
tema fosse encaminhado para Consulta Publica (CP) com recomendagdo preliminar desfavoravel a
incorporagao.

O tema serad disponibilizado em CP por 20 dias, momento em que podera receber contribui¢des da

sociedade. Estas serdo compiladas e analisadas por equipe técnica e o tema retornara ao Plenario que, apds
avaliar as contribui¢des, emitira a recomendagdo final. Ato continuo, serd encaminhado o relatério com a

recomendacao da Conitec ao Secretario da SCTIE/MS para decisdo final e posterior publicagdo no DOU.

A Lei n2 8.080/1990!2! determina que o processo administrativo de incorporagdo sera concluido em prazo
ndo superior a 180 dias, contado da data em que foi protocolado o pedido, admitida a sua prorrogagao por

https://sei.saude.gov.br/sei/controlador.php?acao=documento_imprimir_web&acao_origem=arvore_visualizar&id_documento=19396729&infra_sistem... 5/9
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90 dias corridos, quando as circunstancias exigirem.

As tecnologias em saude incorporadas ao SUS passam por rigoroso processo de avaliagdo, em que sdo

analisadas, conforme inteligéncia da Lei n2 8.080/1990[21, as evidéncias cientificas, publicadas na literatura,
sobre a eficdcia, a acurdcia, a efetividade e a seguranca, bem como a avaliagdo econdmica comparativa dos
beneficios e dos custos em relagdo as tecnologias ja incorporadas, caso existam.

Diante do exposto, percebe-se que a introdugdo de novas tecnologias em saude, de alto valor econémico, no
mercado brasileiro, insere um paradigma no direito a assisténcia farmacéutica. Se por um lado essas terapias
s30 uma promessa no tratamento de doengas, por outro lado comprometem o orcamento e, portanto, a
universalidade do direito ao acesso a medicamentos.

Neste sentido, é de suma importancia que os representantes da sociedade auxiliem o Ministério da Saude
com fontes orcamentarias, considerando o alto impacto orgamentario que acarretaria a incorporagdo dessas
tecnologias. Sem a previsdo de recursos orgamentarios, ainda que tais terapias possam, em tese, apresentar
eficacia, seguranca e efetividade no tratamento das condigdes clinicas, a sustentabilidade financeira do SUS
seria um limitante na avaliagdo e incorporagao dessas terapias no SUS.

IV. DA DISPONIBILIZAGAO DE INFORMAGOES NA INTERNET

Importa ressaltar que as demandas, as consultas publicas e deliberagdes de matérias submetidas a
apreciacdo da Conitec, bem como os relatérios técnicos e as decisGes sobre incorporagao de tecnologias ao
SUS, podem ser acompanhados por meio de acesso ao enderego eletrénico: http://conitec.gov.br/.

V. CONCLUSOES

Com base no apresentado nos itens anteriores, conclui-se:

1. o presente documento ndo representa, nesse momento, o posicionamento oficial da Conitec, vez que
nao hd demanda para andlise de incorporagdo, ao SUS, da referida terapia, protocolada nessa
Comissdo, consoante determinacdo da Lei n® 8.080/1990 e do Decreto n® 7.646/2011;

2. o medicamento risdiplam foi registrado pela Anvisa no dia 08/10/2020, conforme Resolu¢do-RE n?
4.079, mas ainda nao possui preco fixado pela CMED;

3. para que um medicamento seja fornecido pela rede publica, é necessario, via de regra, além do
registro na Anvisa e o prego fixado pela CMED, que a mesma seja analisada pela Conitec e que o
Secretario da SCTIE/MS decida pela incorporagdo, conforme dispdem a Lei n? 8.080/1990 e o Decreto
n? 7.646/2011;

4. para que a Comissdao possa analisar determinada tecnologia em saude e emitir um Relatdrio de
Recomendag¢do ao Ministério da Saude, é conditio sine qua non, além do registro da tecnologia na
Anvisa, evidéncia cientifica que demonstre que a tecnologia pautada €, no minimo, tdo eficaz e segura
quanto aquelas disponiveis no SUS para determinada indicagdo e, no caso de medicamentos, a fixacdo
de prego junto a CMED, consoante determina o art. 15, §19, incisos Il e VI, do Decreto n? 7.646/2011;
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como nao ha pedido na Conitec para andlise do medicamento, vez que o mesmo ndo preenche os
requisitos dispostos no Decreto n? 7.646/2011, conforme explicado acima, a tecnologia ainda n3o foi
avaliada pela Conitec e ndo é fornecida pelo SUS;

a despeito disso, o Departamento vem fazendo reunides com a empresa com vistas a orientar futura
submissdo para a tecnologia, tdo logo seja deferido o preco pela CMED;

considerando a apresentagdo farmacéutica registrada no Brasil (p6 para solucdo oral na concentracdo
de 0,75mg/mL x 80mL) e a dose médxima didria recomendada em bula, que é de 5mg, cada paciente,

nesse cenario, utilizaria 31 frascos de risdiplam (Evrysdi®) por ano. Como dito acima, a CMED n3o
regulou o prego até o momento. Assim, tendo em vista o preco da terapia nos EUA, no valor de US$
11.030,80 por frasco de 80mL, conforme pesquisa realizada em 20 de novembro de 2020, o valor anual
por paciente giraria em torno de USS 340.000,00. A prépria fabricante, a empresa Roche, ratificou essa

estimativa, ao divulgar, no mercado internacional, que o valor de aquisicdo do Evrysdi® é de, no
maximo, USS 340.000,00 por paciente ao ano.

para o tratamento da AME 5q tipo | o SUS disponibiliza o medicamento nusinersena, conforme
critérios definidos no PCDT da doenga;

atualmente ndo h3a tratamento medicamentoso disponivel no SUS especifico para o tratamento da
AME 5q tipos I, lll e IV;

a Conitec estd avaliando o nusinersena para tratamento da AME tipos Il e lll. O processo foi avaliado
pelo Plendrio na 922 Reunido da Conitec, ocasido em que os membros presentes deliberaram que o
tema fosse encaminhado para CP com recomendagao preliminar desfavoravel a incorporagdo. O tema
sera disponibilizado em CP por 20 dias, momento em que podera receber contribui¢cdes da sociedade.
Estas serdo compiladas e analisadas por equipe técnica especialista no assunto e, posteriormente, o
tema retornara para avaliacao e deliberacao final do Plenario;

as tecnologias em saude incorporadas ao SUS passam por rigoroso processo de avaliagao, em que sao
analisadas, conforme inteligéncia da Lei n2 8.080/1990, as evidéncias cientificas, publicadas na
literatura, sobre a eficacia, a acuracia, a efetividade e a seguranga, bem como a avaliagdo econémica
comparativa dos beneficios e dos custos em relagdo as tecnologias ja incorporadas, caso existam; e

a introdu¢do de novas tecnologias em saude, de alto valor econdmico, no mercado brasileiro, insere
um paradigma no direito a assisténcia farmacéutica. Se por um lado essas terapias sdo uma promessa
no tratamento de doencas, por outro lado comprometem o orgamento e, portanto, a universalidade
do direito ao acesso a medicamentos. E de suma importancia que os representantes da sociedade
auxiliem o Ministério da Saude com fontes orcamentdrias, considerando o alto impacto orgamentario
que acarretaria a incorporag¢do dessas tecnologias.

ANDREA BRIGIDA DE SOUZA
Coordenadora Substituta
CITEC/CGGTS/DGITIS/SCTIE/MS

VANIA CRISTINA CANUTO SANTOS
Diretora
DGITIS/SCTIE/MS
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