1. PACIENTE:

Nome:

R.S. C.

Idade: 3 anos

Ocupacao: menor — (representada pela senhora C. S. S.)
Sexo: feminino

Cidade/UF: Brasilia-DF

2. DESCRICAO DA TECNOLOGIA:

Tipo da Tecnologia: Medicamento

Principio Ativo: Nusinersena (Spinraza®)

Registro na ANVISA? Sim

O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS? Néao

OUTRAS TECNOLOGIAS DISPONIVEIS:
Descrever as opcdes disponiveis no SUS: Nao ha.

3. CUSTO DA TECNOLOGIA:
Denominagéo

Nome Comercial: Spinraza®
Apresentacdao Injetavel
Dose: 12mg/5ml

TABELA DE TRATAMENTOS MENSAIS

Dose Recomendada: 1 ampola/dia por 5 dias (em 1 ano), total de 5
ampolas/ano

Valor Ampola= R$ 47.392,00

TRATAMENTO=R$ 236.960,00/ ano

Fonte do custo da tecnologia: CMED

4. Evidéncia sobre a eficacia e seguranca da tecnologia:

As Atrofias Musculares Espinhais (AME) sdo um grupo de doencas
neuromusculares hereditarias autossdmicas recessivas caracterizadas pela
degeneracdo dos neurdnios motores na medula espinhal e tronco encefalico,
resultando em fraqueza muscular progressiva. Essas atrofias sdo consideradas
a causa genética mais comum de mortalidade infantil.

A classificacdo da patologia envolve quatro grupos, de acordo com a idade de
inicio da doenca e funcdo motora, sendo a tipo | a de maior gravidade e a IV a
mais leve.

A confirmacédo do diagndéstico baseia-se em teste genético, através de analise
guantitativa dos genes SMN1 e SMN2 por meio de MLPA (multiplex ligation-
dependent probe amplification), PCR (Polymerase Chain Reaction) quantitativo
ou NGS (Next Generation Sequencing).

Por se tratar de uma condicdo clinica neurodegenerativa progressiva, 0S
tratamentos atualmente disponiveis sdo paliativos, auxiliando no aumento da



expectativa e qualidade de vida. Esses manejos abrangem os cuidados
nutricionais, respiratérios e ortopédicos.

A medicagcdo Spinraza® vem sendo testada no tratamento da AME. Sua
posologia recomendada é de 12 mg administrada por via intratecal. O
tratamento inicial requer quatro doses de ataque. As trés primeiras doses
devem ser administradas em intervalos de 14 dias, ou seja, nos dias 0, 14 e 28.
A quarta dose deve ser administrada 30 dias apos a terceira. Em seguida,
devem ser administradas doses de manutencdo uma vez a cada quatro meses.

Foi observada ocorréncia de trombocitopenia e anormalidades da via de
coagulacao, incluindo trombocitopenia aguda grave e toxicidade renal apos
administracdo de Spinraza® por vias subcutanea ou intravenosa.

A CONITEC em Agosto de 2018 avaliou a medicacéo requerida (Spinraza®),
de modo que na analise de alguns estudos notou-se que:

Finkel e colaboradores (2017), para desfechos de maior
relevancia, como sobrevida livre de evento e necessidade
de uso de ventilagdo mecéanica permanente, os resultados
nao mostraram diferengcas entre 0s grupos intervencao e
controle.

Pechmann e colaboradores (2018) avaliaram 61 pacientes
diagnosticados com AME tipo | tratados com nusinersena
(Spinraza®) na Alemanha. Todos os desfechos definidos
para o estudo foram de menor relevancia, e os resultados
observados foram favoraveis ao uso de nusinersena para
pacientes com inicio de tratamento até os sete meses de
idade, uma vez que houve modesta melhora da funcéo
motora nesse grupo. No entanto, com relacdo a funcéo
respiratéria e o estado nutricional, as criancas
apresentaram piora apds 0s seis meses de tratamento,
com maior necessidade de uso de ventilacdo mecéanica ou
tragueostomia, bem como de gastrostomia.

Desta maneira, observa-se que ndo ha estudos que comprovem a eficacia da
medicacédo no perfil de pacientes sob ventilacdo mecéanica (ex. entubacéo).

Para complementar os estudos citados no relatorio da CONITEC, este NATJUS
também realizou buscas no acervo mundial da literatura médica. Em artigo
cientifico publicado na Academia Americana de Neurologia tem-se:

Pacientes com incapacidades mais avancadas, atrofia
muscular severa, contraturas articulares e deformidades
esqueléticas apresentam menor potencial de melhora
funcional com Nusinersen (Spinraza®).

A Revista Americana Neurologia Infantil em 2018 publicou um estudo sobre a
Spinraza®, em que afirmou:



Estudos complementares sdo necessarios para
demonstrar eficacia do uso de Spinraza®.nos pacientes
sob ventilagdo mecénica, nas formas neonatais da
doenca ou com fusdo dos discos vertebrais.

CONCLUSAOQ:

CONSIDERANDO que a patologia Atrofia Muscular Espinhal (AME) é
considerada cronico-degenerativa, com comprometimentos graves e evolutivos
dos sistemas muculo-esqueléticos e neuroldgicos.

CONSIDERANDO que o tratamento é paliativo, consistindo em fonoaudiologia
e fisioterapias motora e respiratéria.

CONSIDERANDO que nédo ha estudos cientificos que atestem melhora
envolvendo o perfil de pacientes como o do requerente: com grave
comprometimento neuroldgico e/ou com necessidade de ventilagcdo mecanica-.

CONSIDERANDO que a CONITEC deliberou em agosto/2018 pela néo
incorporacdo da tecnologia no SUS, por considerar que faltam evidéncias
cientificas a respeito da efetividade da droga demandada - Nusinersena
(Spinraza®).

Este NATJUS conclui por considerar a demanda pela medicacdo SPINRAZA -
cujo principio ativo denomina-se Nusinersena- como NAO JUSTIFICADA.

H&a evidéncias cientificas? Nao
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