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Nota Técnica*
ID 580722

Data de submissao: 13/10/2026

*Avaliagdo técnica produzida no ambito institucional do Nucleo de Apoio Técnico da Justica
(NAT-Jus) do TelessaudeRS. Elaborada por profissionais da saude, baseada em evidéncias
cientificas de eficacia, acuracia, efetividade, seguranga e custo-efetividade, conforme termos
contratuais e o disposto na Resolugdo N° 388/2021 do CNJ e no § 2° do art. 156 do CPC, Lei
n°® 13.105/2015.
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1 Dados do processo
1.1 Numero do Processo: 0801181-62.2026.8.14.0022.

1.2 Vara: Vara Unica de lgarape Miri/PA.

1.3 Polo Passivo: Estado do Para.

2 Dados do Paciente
2.1 Cartao Nacional da Saude: 703405519760700.

2.2 CPF:038.480.532-92.

2.3  Nome: Arielly dos Santos Correa.

2.4  Data de nascimento: 25/03/2011.

2.5 |dade: 15 anos e 6 meses.

2.6  Sexo: feminino.

2.7 Nome da méae: Marivalda dos Santos Soares.

2.8  Municipio de residéncia/UF: Igarape-Miri/PA.

3 Dados do Prescritor

3.1 UF do registro profissional: SP.
3.2 Numero de registro/Conselho: CRM 200349.

3.3  Nome do profissional: Dr. Eduardo Ferraz Troijo.

4 Dados da Prescrigcao

4.1  Tipo: medicamento.
4.2 Denominacgéo: risdiplam.
4.3 CID: G12.0 atrofia muscular espinal infantil tipo | [Werdnig-Hoffman].

4.4  Prescricao: risdiplam 0,75 mg/ml (solugéo oral), quantidade de 03 (trés)
frascos por més de uso continuo.

4.5 Meio(s) confirmatorio(s) do diagnodstico disponibilizado(s): laudo médico.

4.6 Capacidade funcional do paciente (ECOG Performance Status): ndo se
aplica.

4.7 Paciente internado: nao.

4.8 Negativa administrativa: sim.
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4.9 Urgéncia (conforme definicdo da Resolu¢do CFM n°® 1451/95: ocorréncia
imprevista com ou sem risco potencial de vida. E preciso buscar assisténcia
meédica imediata, podendo ser necessario internagao hospitalar, sem tempo
para esperar alguns dias): néo.

4.10 Justificativa para a prescrigao:

Conforme laudos médicos, trata-se de paciente com diagndstico de
Atrofia Muscular Espinhal (AME) tipo 2 (Num. 191226894 - Pag. 1). Esta em
acompanhamento regular com neurologia infantil desde 07/03/2024 (entdo com
12 anos e 11 meses). Filha de pais ndo consanguineos, sem intercorréncias
pré ou perinatais, com histéria de atraso motor de desenvolvimento e histoéria
de multiplas intercorréncias respiratorias e disfagia leve. Encontra-se em uso
de cadeira de rodas com escoliose importante, hipotonia axial, fraqueza de
membros superiores e inferiores, mas com funcdo de membros superiores
preservada. Apresenta fasciculagdes de lingua e polimioclonia membros
superiores, forca grau 2 de membros inferiores e grau 3 de membros
superiores, reflexos osteotendinosos (ROTs) ausentes membros inferiores, com
cognitivo e linguagem preservados (Num. 191226894 - Pag. 8). Foi anexado
aos autos, a escala HFMSE (Hammersmith Functional Motor Scale —
Expanded - a pontuagao total desta escala varia de 0 a 66 pontos, sendo que
pontuagbes mais elevadas indicam melhor fungdo motora), com pontuagao
total 7 (Num. 191226894 - Pag. 18). Exame genético para atrofia muscular
espinhal 5q, realizado em 10/05/2024, com resultado evidenciando delegao em
homozigose no éxon 7 do gene SMN1, com 0 (zero) cépias do gene SMNT1,
com 3 copias do gene SMN2, confirmando diagnéstico de AME (Num.
191226894 - Pag. 19). Conforme laudo de 20/08/2025, entdo com 14 anos e 4
meses, a paciente estava em uso regular de risdiplam 6,5 mg/dia, uso
continuo, com menos descompensacdes respiratdrias, mais ganho de peso e
autonomia para atividades diarias com a medicacdo (Num. 191226894 - Pag.
20). Nao consta desde quando vinha em uso do medicamento ou a forma de
aquisicao (se via administrativa, judicial ou doacdes). Nesse contexto, pleiteia o
fornecimento de risdiplam.

A Atrofia Muscular Espinhal (AME) 59 é uma doenga genética e
neurodegenerativa progressiva, causada por uma mutagcdo no gene SMNT,
localizado no cromossomo 5q (1,2). Esse gene codifica a proteina de
sobrevivéncia do neurénio motor (do inglés, survival motor neuron — SMN) e,
quando mutado, produz uma proteina SMN mais curta, comprometendo a
funcdo destes neurdnios, resultando em perda progressiva da fungdo motora,
que se caracteriza pela fraqueza e atrofia progressiva dos musculos dos
membros inferiores, superiores, e axiais, como os respiratérios, podendo levar
a morte (3,4). A AME 5q apresenta prevaléncia de 12 em 100.000 pessoas e
incidéncias de 1 a cada 6.000 até 1 a cada 11.000 nascidos vivos, conforme
verificado em estudos realizados fora do Brasil (4).

A AME é classificada em cinco tipos diferentes, que variam de acordo
com a idade das primeiras manifestacdes clinicas e suas caracteristicas. A
AME tipo Il representa, aproximadamente, 27% de todos os casos de AME e
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manifesta-se entre os 6 e os 18 meses de idade (3). O marco motor mais alto a
ser alcancado nesta condigao é sentar de forma independente, o que ocorre no
desenvolvimento tipico até os 9 meses de vida, porém esse marco pode ser
atrasado. De forma geral ndo conseguem ficar de pé ou andar de forma
independente, porém alguns conseguem com o auxilio de drteses ou estrutura
ortostatica. Apresentam fraqueza proximal predominante, sendo mais grave
nos membros inferiores, e os reflexos geralmente estdo ausentes. Ademais, a
degluticdo prejudicada e a insuficiéncia ventilatoria sao frequentes na AME tipo
II. A escoliose ocorre universalmente neste grupo e € um fator contribuinte
significativo para disturbios de ventilagao restritivos. Embora a expectativa de
vida seja reduzida em pacientes com AME tipo Il, em grande parte devido as
complicagdes respiratorias, a maioria desses individuos chega a idade adulta,
devido a melhora da histéria natural relacionada aos cuidados de suporte.
Pacientes com AME tipo Il apresentam, geralmente, trés copias do gene
SMN2, porém, isoladamente, essa caracteristica nao define o fendtipo (3).

Atualmente, os tratamentos medicamentosos disponiveis sao limitados:
internacionalmente, ha apenas trés medicamentos com registro de
comercializacdo indicados em bula para a doenga, o nusinersena, o
onasemnogeno abeparvoveque e o ridisplam (2).

5 Dados da Tecnologia

5.1 Registro na ANVISA: sim, com registro valido.

5.2 Indicagdo em conformidade com a aprovada no registro: sim.
5.3  Existe genérico ou similar: ndo.

54 Recomendagdes da CONITEC para a situagao clinica do demandante:
recomendado, conforme Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas do
Ministério da Saude (4).

5.5 O medicamento esta inserido no SUS: sim, esta inserido na Rename,
integrando o Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica (CEAF).

5.6  Previsto em Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas do Ministério da
Saude para a situagao clinica do demandante: sim (3).

5.7  Opcgdes disponiveis no SUS: nao ha.

6 Parecer do Consultor/Perito
6.1  Efetividade, eficacia e segurancga:

Risdiplam € um modificador de splicing de SMN2, que se liga ao RNA
pré-mensageiro de SMNZ2, corrigindo assim o déficit de splicing de SMN2,
levando a niveis aumentados de proteina SMN de comprimento total e,
portanto, funcional. Foi aprovado para o tratamento de AME em pacientes com
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dois meses de idade ou mais pelo FDA, érgao sanitario americano, em agosto
de 2020, e pela ANVISA, em outubro do mesmo ano (5,6).

A evidéncia de eficacia e seguranga do risdiplam no tratamento de
pacientes com AME tipo Il e Il € proveniente de um ensaio clinico, chamado
SUNFISH, multicéntrico, realizado em duas etapas: a primeira (n=51) teve
como objetivo a analise da seguranca e tolerabilidade de diferentes posologias
de risdipla e a segunda (n=180) avaliou seguranca e eficacia de diferentes
posologias, buscando a identificacdo da dose com melhor perfil de eficacia e
seguranga (7,8).

A segunda parte foi randomizada, duplo-cega e controlada por placebo.
Incluiu 180 pacientes que nao apresentavam deambulacdo, com AME tipo Il
(71%) ou tipo Il (29%). Os pacientes foram randomizados em uma propor¢ao
de 2:1 para receber risdiplam ou placebo. A randomizacgao foi estratificada por
faixa etaria (2 a 5 anos, 6 a 11 anos, 12 a 17 anos, 18 a 25 anos). A idade
mediana dos pacientes no inicio do tratamento foi de 9 anos. Dos 180
pacientes incluidos no estudo, 51% eram do sexo feminino e 67% dos
pacientes tinham escoliose (32% deles com escoliose grave). As
caracteristicas demograficas gerais na linha de base foram bem equilibradas
entre os grupos, com excecao de um desequilibrio de pacientes com escoliose
(63,3% dos pacientes no grupo tratado e 73,3% dos pacientes no grupo
placebo). O desfecho primario foi a analise da fungao motora pela diferenga na
medida da escala Motor Function Measure’ (MFM), cuja pontuagdo média na
linha de base foi de 46,1. Como desfechos secundarios foram avaliados:
proporcdo de pacientes que apresentaram alteragdo de 3 ou mais pontos na
escala MFM, identificada como mudanga minima para representar diferenga
clinicamente significativa; e analise da fungédo motora de acordo com a escala
Revised Upper Limb Module (RULM)? especifica para membros superiores,
cuja pontuagcdo média ao inicio foi de 20,1. Apos 12 meses a diferenca
observada na escala MFM foi de 1,36 pontos (IC95% 0,61 a 2,11) no grupo
tratamento e de -0,19 (IC95% -1,22 a 0,84) no grupo placebo, sendo a
comparagao entre o grupo risdiplam ao placebo igual a 1,55 (IC95% 0,30 a
2,81; P=0,016). Quando avaliada a diferenga observada na escala RULM foi de
1,61 (IC95% 1,0 a 2,22) e 0,02 (-0,83 a 0,87) nos grupos tratado e placebo,
representando uma variagdo de 1,59 (IC95% 0,55 a 2,62; P=0,47) quando
comparado o grupo tratamento ao placebo; ja a propor¢cdo de pacientes que
alcangaram a diferenga de 3 pontos na escala MFM, temos que 38,3% e 23,7%
apresentaram tal diferenca, nos grupos tratamento e placebo respectivamente,
com razdo de chances de 2,35 (IC95% 1,01 a 5,44; P=0,047), resultado
limitrofe visto limite inferior estar préximo a nulidade, representada pelo valor 1

(8).

! Escala validada usada para avaliar a fungdo motora fina e grossa em pessoas com distlrbios
neuroldgicos, incluindo AME. Ele avalia diferentes fungdes motoras, desde ficar de pé e caminhar até o
uso das maos e dedos. O escore total varia de 0 a 96 pontos, quanto maior a pontuagao, melhor a fungéo
motora.

2 A pontuagio total varia de 0 a 37 pontos, sendo que pontuagdes mais elevadas indicam melhor fungéo
motora dos membros superiores.
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Em contribuicdo da empresa fabricante a CONITEC, durante periodo de
consulta publica do parecer de recomendacgao do risdiplam para o tratamento
da AME tipos Il e llla, houve sugestdo de calculo do risco relativo, em
detrimento a razdo de chances, utilizada como medida de associagao para
apresentagao dos resultados da parte 2 do estudo supracitado (4). Discute-se
que a razao de chances pode superestimar o tamanho do efeito. Com isso,
aplicando calculo matematico para o calculo da razdo de riscos a partir da
estimativa de razdo de chances, tem-se que o risco relativo da proporcédo de
pacientes que alcancaram a diferenca de, pelo menos, 3 pontos na escala
MFM, considerando os grupos tratamento e placebo foi de 1,78 (IC95% 1,56 a
8,42). A partir deste resultado, observamos que o limite inferior encontra-se
mais distante da nulidade, oferecendo maior confianga de que o tratamento
seja benéfico; contudo, a maior amplitude entre os limites inferior e superior
informa maior incerteza quanto a estimativa ponto, de 1,78.

6.2 Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia: discreta melhora no
desenvolvimento motor, aferido pela escala MFM, de magnitude incerta e
qualidade de evidéncia moderada. Possivel preservacdo da funcdo de
membros superiores.

6.3 Custo:

Item Descrigcao Quantidade Valor Unitario* Valor Anual

RIDISPLAM 0,75 MG/ML PO 36 R$ 56.581,26 R$
SOL OR CT FR 2.036.925,36
VD AMB X 80
ML + 2 SER
DOS X6 ML + 2
SER
DOS X 12 ML

* Valor unitario considerado a partir de consulta de prego da tabela CMED. Prego maximo de venda ao
governo (PMVG) no Para (ICMS 19%). O PMVG é o resultado da aplicagdo do Coeficiente de Adequagao
de Precos (CAP) sobre o Preco Fabrica — PF, PMVG = PF*(1-CAP). O CAP, regulamentado pela
Resolugédo n°. 3, de 2 de margo de 2011, € um desconto minimo obrigatério a ser aplicado sempre que
forem realizadas vendas de medicamentos constantes do rol anexo ao Comunicado n® 15, de 31 de
agosto de 2017 - Versao Consolidada ou para atender ordem judicial. Conforme o Comunicado CMED n°
5, de 21 de dezembro de 2020, o CAP é de 21,53%. Alguns medicamentos possuem isengdo de ICMS
para aquisicdo por 6rgdos da Administragdo Publica Direta Federal, Estadual e Municipal, conforme
Convénio ICMS n° 87/02, sendo aplicado o beneficio quando cabivel.

O risdiplam é comercializado pela farmacéutica Roche, sob o nome
comercial Evrysdi®, disponivel na forma farmacéutica de p6 para solugéo oral
em frascos com 2 g de pd para reconstituicdo que, uma vez reconstituidos,
formam uma solugéo de 80 mL com concentragédo de 0,75 mg/mL de risdiplam.
Em consulta a tabela CMED, no site da ANVISA, em outubro de 2026, e na
prescricdo médica anexada ao processo, foi elaborada a tabela acima com o
custo do medicamento para um ano de tratamento.

A CONITEC, em seu relatorio preliminar, destaca que o preg¢o do
produto, proposto pela fabricante, para incorporagdo, foi de R$ 25.370,00,
aproximadamente 50% inferior aquele destacado acima, na tabela de custo.
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Considerando o risdiplam e o prego proposto para a incorporagao, versus
cuidado de suporte, a agéncia brasileira mostra resultado de avaliagao
econbmica que estimou o valor de Razdo de Custo-Efetividade Incremental
(RCEIl) para o risdiplam, em horizonte temporal da vida toda, em R$
75.938.549,34 por Ano de Vida Ajustado por Qualidade (do inglés QALY). A
agéncia também apresenta analises que consideraram risdiplam associado ao
tratamento de suporte versus o farmaco nusinersena (RCElI R$
53.004.369,16/QALY). Apesar do custo do tratamento com risdiplam ser
superior ao custo do tratamento com nusinersena, este mostrou-se mais
custo-efetivo em todas as simulacdes da analise de sensibilidade. E digno de
nota, contudo, que se considerado, como preco do risdiplam, aquele da tabela
CMED (PMVG), o valor de RCEIl em relagdo ao nusinersena chega ao seu
triplo: R$172.606.460,67/QALY (4).

6.4 Conclusao técnica: desfavoravel.
6.5 Justificativa:

No caso em analise, trata-se de paciente de 15 anos, com AME tipo Il,
com diagnostico genético confirmado por auséncia de cépias do gene SMN1 e
trés copias do SMNZ2. Apresenta hipotonia axial e fraqueza muscular, sem
capacidade de sentar-se sem apoio, encontrando-se em uso de cadeira de
rodas. Apresenta fungdes cognitiva e de linguagem preservadas.

O medicamento risdiplam possui parecer favoravel da Conitec para uso
em pacientes com AME tipo | ou tipo Il, conforme PCDT. Para pacientes
sintomaticos com AME tipo I, o tratamento € previsto para aqueles com inicio
dos sintomas entre 6 e 18 meses de vida e até trés copias de SMN2, desde
que tenham até 12 anos no inicio do tratamento ou, caso tenham idade
superior, preservem a capacidade de sentar sem apoio e a funcdo dos
membros superiores. Os critérios utilizados no PCDT nao s&o arbitrarios - eles
representam os pacientes em que o beneficio foi observado nos estudos.

No caso em tela, a paciente tem atualmente 15 anos e 6 meses e,
conforme laudo de fevereiro de 2025 (Num. 191226894 — P4ag. 9), entdo com
14 anos, ja necessitava de apoio para sentar-se, ndo preenchendo, portanto, o
critério de capacidade de sentar sem auxilio exigido pelo PCDT para inicio do
tratamento com risdiplam nessa faixa etaria. A documentagédo n&o esclarece a
data de inicio do medicamento, a origem do fornecimento, o tempo de uso, a
condigao clinica e funcional da paciente a época da introdugao da terapia ou a
situacado de eventual processo administrativo. Assim, ndo € possivel confirmar
se os critérios de elegibilidade eram atendidos no momento do inicio do
tratamento. Dessa forma, emitimos parecer desfavoravel a concessao judicial
do pleito, diante da auséncia de comprovagao do preenchimento dos critérios
previstos no PCDT, mas ficamos a disposicdo para reavaliagdo se novas
informacgdes clinicas.

6.6 Referéncias:
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7 Identificagcao
71 Instituicdo responsavel: TelessaudeRS.
7.2 Declaragdo de conflito de interesses: os autores e apoiadores da
avaliagao técnica declaram nao possuir qualquer interesse na prescricdo do
tratamento postulado pela parte demandante e tampouco mantém vinculo,
incluindo patrocinios diversos, com a industria que o produz ou com o
profissional que assiste a parte autora.
7.3  Profissionais da saude responsaveis pela avaliacao técnica:

Patricia Romualdo de Jesus, farmacéutica, Mestra em Ciéncias
Farmacéuticas e Doutora em Epidemiologia.

Mariana Falcetta, médica, Especialista em Clinica Médica,
Endocrinologia e Metabologia, Doutora em Endocrinologia.
7.4  Apoio e responsabilidade técnica:

Rudi Roman, Médico, Mestre e Doutor em Epidemiologia, Coordenador
Executivo do NAT-JUS TelessaudeRS.

Natan Katz, Médico, Doutor em Epidemiologia, Professor Adjunto da
Faculdade de Medicina — Universidade Federal do Rio Grande do Sul.
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