
               

 

NÚCLEO DE APOIO TÉCNICO AO JUDICIÁRIO – NATJUS 

NOTA TÉCNICA 

 

MEDICAMENTO OU INSUMO DEMANDADO / DOENÇA 

 

PROCESSO: 0000103-02.2015.4.01.3400 

1. PACIENTE: 

1.1. Nome: R.C.C. 

1.2. Solicitações demandadas em despacho no. 244981877 

1. Há pedido de registro do medicamento JUXTAPID® (LOMITAPIDA) no Brasil? Ou 

trata-se de medicamento órfão para doença rara e ultrarrara? 

2.Há registro do medicamento em renomadas agências de regulação no exterior? 

3. Há substituto terapêutico com registro no Brasil? 

2. DESCRIÇÃO DA TECNOLOGIA: 

2.1. Tipo da Tecnologia: Medicamento 

2.2. Princípio Ativo: Lomitapida 

2.3. Registro na ANVISA? Não.  

Há registro e aprovação pelo FDA, órgão americano de controle e regulação de 

medicamentos, desde dezembro de 2012, sob a fase III de pesquisa clínica, obrigando o 

fabricante a monitorar o uso. O mesmo órgão americano ressalta que não há evidência e 

eficácia terapêuticas comprovadas, além de ser uma droga com elevada toxicidade 



hepática. Sendo assim, o medicamento tem seu uso rigorosamente controlado nos EUA, 

sendo vinculado a um programa específico de controle. 

Na Europa, encontra-se registrado em circunstância excepcional na EMA (Agência 

Europeia de Medicamentos), a qual reforça que essa medicação ainda não tem segurança 

e eficácia totalmente comprovadas, razão pela qual o fabricante fica obrigado a monitorar 

cuidadosamente todos os pacientes que fazem uso dela. Seu registro foi feito por se tratar 

de uma questão específica: raridade de patologia e/ou limitado conhecimento científico 

e/ou considerações éticas envolvidas no caso. 

2.4. O produto/procedimento/medicamento está disponível no SUS? Não 

2.5. Outras tecnologias disponíveis no SUS: estatinas, fibratos, genfibrozila, ezetimiba, 

ácido nicotínico 

3. Evidências sobre a segurança e eficácia da tecnologia 

3.1. Sobre a hipercolesterolemia familiar homozigótica 

A hipercolesterolemia familiar (HF) é doença grave responsável por 5-10% dos casos 

de eventos cardiovasculares em pessoas abaixo de 50 anos. O risco de um portador de HF 

na forma heterozigótica não tratado de desenvolver doença coronária ou morrer chega a 

50% nos homens e 12% das mulheres aos 50 anos de idade. A HF é uma das doenças 

monogênicas herdadas mais comuns na população geral. A frequência da HF na sua forma 

heterozigótica é de cerca de 1:500 indivíduos, sendo muito rara na forma homozigótica, 

onde se estima uma frequência de 1:1.000.000 de indivíduos afetados. 

É uma doença genética do metabolismo das lipoproteínas cujo modo de herança é 

autossômico codominante e que se caracteriza por níveis muito elevados do colesterol da 

lipoproteína de baixa densidade (LDL-c), e pela presença de sinais clínicos característicos, 

como xantomas tendíneos (depósitos de gordura na pele, tendões e sinóvia) e risco 

aumentado de doença arterial coronariana prematura. 

O diagnóstico para comprovação da doença Hipercolesterolemia Familiar 

Homozigótica (HFHo), depende dos seguintes exames: 

a)  Dosagem  de  colesterol  superior  a  600mg/dl; 

b)  Exame  genético:  é  o  principal  indicador  para  fechamento  de  

diagnóstico  para HFHo,  o  qual  se  faz  por  meio  de  testes  genéticos  e  da 

identificação de uma alteração no gene que codifica o receptor de LDL. A realização 



das análises nos membros da  família  possibilita  o  diagnóstico  precoce  da  doença.  

A  HF  é  geralmente  reconhecida  pela  primeira  vez através de uma análise ao 

colesterol se surgirem níveis anormalmente elevados de LDLC além de outros sinais 

e  sintomas.   

c) Identificação de xantomas (depósitos de gorduras); e 

d)  Anamnese  do  histórico  familiar. 

3.2. Sobre a lomitapida: 

A lomitapida é um agente modificador dos níveis de lipídeos que circulam no sangue, 

cujo mecanismo consiste em bloquear a ação de uma proteína de transferência de 

triglicerídeos. Esta proteína localiza-se nas células do fígado e do intestino, onde está 

envolvida na conversão de substâncias lipídicas em partículas maiores que são, em seguida, 

liberadas na circulação sanguínea. Ao bloquear esta proteína, o medicamento diminui o 

nível de gorduras e colesterol no sangue. 

A Lomitapida é utilizada no tratamento de doentes com um nível de colesterol muito 

alto secundária a uma doença de herança familiar, a hipercolesterolemia familiar 

homozigótica ou HFHo). Os níveis de colesterol ruim, LDL, do doente são muito elevados 

desde a infância. A Lomitapida é utilizada associada a uma dieta com baixo teor em gordura 

e outros tratamentos que diminuem as gorduras, para baixar seus níveis de colesterol. 

A eficácia e segurança da droga foram investigadas por Cuchel et al. (2013). O estudo 

aberto e de braço único incluiu 29 pacientes portadores de hipercolesterolemia familiar 

homozigótica. O medicamento foi administrado em doses crescentes de 5 a 60 mg / dia por 

26 semanas e foi feito o seguimento desses pacientes até 78 semanas, para avaliação de 

segurança. Vinte e três pacientes completaram as 78 semanas de estudo com uma dose 

mediana de 40 mg / dia, juntamente com estatinas e medicamentos sem estatina. Os níveis 

de LDLc médio diminuíram da linha de base de 336 mg / dl para 166 mg / dl em 26 semanas, 

mas voltaram a aumentar para 208 mg / dl em 78 semanas. Os efeitos colaterais mais 

frequentes foram náuseas, diarreia e aumento das transaminases. 

É um medicamento ainda não registrado na ANVISA para uso no Brasil, entretanto  

já houve reunião com a Organização de Assistência Técnica à Indústria (OATI) cuja pauta era 

o Juxtapid® (Mesilato de Lomitapida).  

A Lomitapida não pode ser considerada uma órfã. O Protocolo Clínico e Diretrizes 

Terapêuticas sobre prevenção de eventos cardiovasculares e pancreatite, aprovado na 74ª 

reunião dos membros da CONITEC em fevereiro de 2019,  prevê, além do tratamento 



habitual da hipercolesterolemia com medidas não medicamentosas (terapia nutricional, 

atividade física, cessação do tabagismo), estatinas, fibratos, ezetimiba e genfibrozila; uma 

nova classe de medicamentos no arsenal medicamentoso para controle dos níveis de 

lipídeos séricos, o evolocumabe e o alirocumabe. São medicamentos inibidores da pró-

proteína convertase subtilisina/quexina tipo 9 (PCSK9). Entretanto, os membros da 

CONITEC consideraram que, apesar do efeito redutor de LDL desses medicamentos parecer 

ser significativo, um único estudo avaliou desfechos significantes, concluindo que a 

segurança em médio e longo prazo do evolocumabe e do alirocumabe ainda não estão bem 

definidos, sendo necessário um maior tempo de experiência de uso, antes que sejam 

avaliados para incorporação no SUS. 

Em dezembro de 2018, a CONITEC, por meio do Relatório de Recomendação no. 381, 

recomendou a não incorporação no rol de medicamento disponíveis no SUS do 

evolocumabe para tratamento de hipercolesterolemia familiar homozigótica, tendo em 

vista que ”a evidência atualmente disponível sobre eficácia e segurança do evolocumabe 

para tratamento da hiperlipidemia familiar homozigota é baseada em um ensaio clínico e 

um estudo observacional de coorte, com nível de evidência “1b” e grau de  recomendação 

“A” para redução de níveis de colesterol LDL. Não há dados comprovando o efeito dessa 

medicação em desfechos duros“. 

3.3. Benefício/efeito/resultado esperado da tecnologia:  

Redução dos níveis de lipídeos séricos, especialmente o LDL, considerado o mau 

colesterol, a fim de reduzir o risco de eventos cardiovasculares, morbidade e mortalidade. 

4. CONCLUSÕES: 

Em resposta aos quesitos apresentados, 

1. Há pedido de registro do medicamento JUXTAPID® (LOMITAPIDA) no Brasil? Ou 

trata-se de medicamento órfão para doença rara e ultrarrara?  

Sim, inclusive já houve uma reunião com a Organização de Assistência 

Técnica à Indústria (OATI) cuja pauta era o Juxtapid® (Mesilato de Lomitapida). Não 

se trata de medicamento órfão. 

2.Há registro do medicamento em renomadas agências de regulação no exterior?  

Sim. Há registro e aprovação tanto pelo FDA (Food And Drug Administration) 

quanto pela EMA (European Medicines Agency), entretanto, ambas com uso 

rigorosamente controlado acompanhado por meio de programa específico de 



controle pelo laboratório farmacêutico, em função da toxicidade do medicamento e 

dos dados inconclusivos a respeito da segurança e eficácia do medicamento. 

3. Há substituto terapêutico com registro no Brasil?  

Sim. Além dos medicamentos tradicionais para tratamento da hipercolesterolemia, 

ainda podem ser empregados o Evolocumabe e o Alirocumabe, não disponíveis no SUS, mas 

já registrados pela ANVISA. 
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