Nota Técnica 315563

Data de conclusao: 21/02/2025 01:14:03

Paciente

Idade: 6 anos
Sexo: Masculino

Cidade: Santiago/RS

Dados do Advogado do Autor

Nome do Advogado: -
Numero OAB: -
Autor esta representado por: -

Dados do Processo

Esfera/Orgao: Justica Federal

Vara/Serventia: Juizo D do 2° Nucleo de Justica 4.0 - RS

Tecnologia 315563

CID: Q87.0 - Sindromes com malformacbes congénitas afetando predominantemente o
aspecto da face

Diagnéstico: sindromes com malformagdes congénitas afetando predominantemente o
aspecto da face

Meio(s) confirmatério(s) do diagnéstico ja realizado(s): laudo médico.

Descricao da Tecnologia

Tipo da Tecnologia: Medicamento
Registro na ANVISA? Sim
Situacao do registro: Valido
Nome comercial: -

Principio Ativo: SOMATROPINA
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Via de administracao: SC

Posologia: somatropina 12 mg - aplicar 0,95 mg SC toda noite.
Uso continuo? -

Duracéao do tratamento: dia(s)

Indicacao em conformidade com a aprovada no registro? N&o

Previsto em Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas do Min. da Saude para a situacao
clinica do demandante? Nao

O medicamento esta inserido no SUS? Sim
O medicamento esta incluido em: RENAME
Oncolégico? Nao

Outras Tecnologias Disponiveis

Tecnologia: SOMATROPINA

Descrever as opcoes disponiveis no SUS e/ou Saude Suplementar: ndo ha.
Existe Genérico? Sim

Existe Similar? Sim

Descrever as opcoes disponiveis de Genérico ou Similar: vide CMED.

Custo da Tecnologia

Tecnologia: SOMATROPINA
Laboratério: -

Marca Comercial: -

Apresentacao: -

Preco de Fabrica: -

Preco Maximo de Venda ao Governo: -

Preco Maximo ao Consumidor: -

Custo da Tecnologia - Tratamento Mensal

Tecnologia: SOMATROPINA

Dose Diaria Recomendada: -
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Preco Maximo de Venda ao Governo: -
Preco Maximo ao Consumidor: -

Fonte do custo da tecnologia: -

Evidéncias e resultados esperados

Tecnologia: SOMATROPINA

Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia: O horménio do crescimento (do
inglés, growth hormone ou GH) é um polipeptidio produzido e secretado por células
especializadas localizadas na hipofise anterior, cuja principal funcdo é a promocgao do
crescimento e desenvolvimento corporal; além disso, participa da regulacao do metabolismo de
proteinas, lipideos e carboidratos. O hormédnio do crescimento humano recombinante
(somatropina) esta disponivel desde 1985, logo apds o GH de hipofises humanas cadavéricas
ter sido retirado de uso devido a sua associagcado com a transmisséo da doenca de Creutzfeldt-
Jakob (3). A somatropina é produzida pela tecnologia do DNA recombinante e possui uma
sequéncia idéntica a do GH humano (5).

Em busca realizada na base de dados Pubmed, em fevereiro de 2025, com as palavras-chave
“noonan and growth hormone”, foi localizada uma revisao sisteméatica (RS) publicada em 2015
e um ensaio clinico randomizado (ECR) que avaliaram o tratamento com a somatropina em
pacientes com SN. As evidéncias cientificas sobre este tratamento nesta condi¢ao clinica séo
majoritariamente oriundas de séries de casos e estudos observacionais.

A RS avaliou o impacto da somatropina na altura adulta em criancas com SN e buscou estudos
publicados até abril de 2014. Nao foram localizados ECR, e apenas cinco estudos foram
identificados relatando altura adulta ou quase adulta. A comparacdo de dados mostrou
variabilidade interindividual na resposta a somatropina, pontuagcdo média de desvio padrdo de
ganho de altura variando entre 0,6 e 1,4 de acordo com os padrdes nacionais e entre 0,6 e 2
de acordo com os padrées de Noonan. Vieses significativos afetaram todos os estudos e a
concluséo foi de que mais estudos eram necessarios para avaliar a somatropina na SN (6).
Um ECR duplo-cego e multicéntrico avaliou a seguranca e eficacia de duas doses de
somatropina em criancas japonesas com baixa estatura devido a SN. Criancas pré-puberes
com idades entre 3 e 11 anos (meninos) ou 3 e 10 anos (meninas) foram randomizadas para
receber 0,033 mg/kg/dia (n=25, idade média 6,57 anos, 11 meninas) ou 0,066 mg/kg/dia (n=26,
idade média 6,06 anos, oito meninas) de somatropina por 104 semanas. A alteragéo no escore
de desvio padrao da altura (AEDP) em relacdo ao valor basal foi analisada com base em um
modelo ANCOVA. O escore basal foi de -3,24. Foi observado um aumento estatisticamente
significativo na semana 104 (desfecho priméario) em DP médios a partir da altura inicial com as
doses de 0,033 mg/kg/dia (0,84 DP) e 0,066 mg/kg/dia (1,47 DP). Uma diferenca média de 0,63
DP (IC95% 0,38 a 0,88) foi observada entre os grupos na semana 104 (7). Uma segunda
publicacdo deste mesmo ECR avaliou a AEDP ap6s 208 semanas da linha de base e a
diferenca foi ainda maior, com uma diferenca média de 0,99 DP (IC95% 0,62 a 1,36]. A maioria
dos eventos adversos do tratamento foram leves e bem tolerados, sem preocupacoes relativas
a seguranca do tratamento (8). Cabe ressaltar algumas limitacdes deste estudo: ndo ha brago
comparador sem tratamento com somatropina, somente duas doses do medicamento (logo,
ndo ha como saber o efeito do uso da somatropina em relacdo ao ndo uso deste
medicamento); trata-se de estudo em populacdo com especificidades étnicas (japoneses) e
também de idade/estagio puberal.
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ltem Descricao Quantidade Valor Unitario* Valor Anual

SOMATROPINA 12 MG (36 Ul) PO36 R$ 1.393,30 R$ 50.158,80
LIOF SOL INJ CT
X 1 CAN APLIC X
1 FA VD TRANS
DUPLO COMP +
DIL X 1 ML

* Valor unitario considerado a partir de consulta de preco da tabela CMED. Pre¢co maximo de
venda ao governo (PMVG) no Rio Grande do Sul (ICMS 17%). O PMVG é o resultado da
aplicacéao do Coeficiente de Adequacao de Precos (CAP) sobre o Pre¢o Fabrica — PF, PMVG =
PF*(1-CAP). O CAP, regulamentado pela Resolugédo n°. 3, de 2 de margo de 2011, é um
desconto minimo obrigatorio 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 isencao de
ICMS para aquisi¢cao por 6rgaos da Administracao Publica Direta Federal, Estadual e
Municipal, conforme Convénio ICMS n° 87/02, sendo aplicado o beneficio quando cabivel.

A somatropina € produzida por diversas industrias farmacéuticas e esta disponivel para
comercializacdo sob varias apresentacbes e nomes comerciais. Baseado na prescricao
apresentada pela parte autora, foi selecionado na tabela CMED em fevereiro de 2025 o
representante com menor custo que atendesse a posologia prescrita (Bergamo).

N&o foram localizados estudos de avaliagado econdémica sobre o tratamento com somatropina
em pacientes com SN. No entanto, um estudo avaliou o custo-efetividade do tratamento com
somatropina para pacientes com baixa estatura idiopatica e encontrou uma razao de custo
incremental (RCEI) de U$ 52.634 por polegada (2,54 cm) quando comparado com nenhum
tratamento. As andlises de sensibilidade mostraram que a variabilidade do crescimento em
resposta ao GH teve o maior impacto na relagao custo-beneficio da terapia com GH, ilustrando
a ja comentada heterogeneidade na resposta dos pacientes. Além disso, os autores deste
estudo enfatizam que € dificil julgar a significAncia desse resultado até que os ganhos de
utilidade associados ao ganho de altura ap6s a terapia com GH possam ser determinados (9).

Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia: indeterminado, em funcéo da limitada
evidéncia cientifica disponivel.

Recomendacoes da CONITEC para a situacao clinica do demandante: N&o avaliada

Conclusao

Tecnologia: SOMATROPINA
Conclusao Justificada: Nao favoravel

Conclusao: A eficacia do tratamento com somatropina para criangas diagnosticadas com SN e
baixa estatura ainda é incerta. Foram encontrados apenas um ensaio clinico randomizado, em
pacientes japoneses, somando um numero de participantes relativamente pequeno. Ainda,
cabem questdes relacionadas ao custo do medicamento. O medicamento apresenta alto custo,
com perfil de custo-efetividade desfavoravel. Ressaltamos a imprescindibilidade da
consideragao dessas questdes, ndao s6 na definicdo de politica de saude publica mas também
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em decisdes individuais, sob risco de inadvertidamente prover atendimento privilegiado, com
recursos publicos extraidos da coletividade - recursos publicos que, mesmo em paises ricos,
séo finitos e possuem destinacbes orcamentarias especificas com pouca margem de
realocacéo, e cuja destinagao inadequada pode acarretar prejuizos a toda populagao assistida
pelo SUS.

Ha evidéncias cientificas? Sim

Justifica-se a alegacao de urgéncia, conforme definicao de Urgéncia e Emergéncia do
CFM? Nao
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NatJus Responsavel: RS - Rio Grande do Sul
Instituicao Responsavel: TelessaudeRS

Nota técnica elaborada com apoio de tutoria? Nao
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Outras Informacgoes: Conforme consta em laudo médico, elaborado em novembro de 2024
por médica neurologista de clinica particular, a parte autora, com cinco anos de idade, possui
diagnostico de sindrome de Noonan (Evento 1, LAUDO7, Pagina 3). Em funcéo disso,
apresenta baixa estatura para a sua idade. Por esse motivo, foi-lhe prescrito somatropina,
medicamento pleiteado em processo. Anexa ao processo, curva de altura e idade indica que,
aos cinco anos a parte apresenta estatura de aproximadamente 110 cm (Evento 1, LAUDOQOS,
Pagina 2). Exame de exoma completo, também juntado em processo, identificou alteracéo, em
heterozigose, no gene PTPN11 - compativel com o diagnéstico de sindrome de Noonan
(Evento 1, LAUDOS9, Pagina 1).

A sindrome de Noonan (SN) é uma doenga genética autossdmica dominante que esta
associada a baixa estatura, deficiéncia intelectual e doenca cardiaca congénita, mais
frequentemente estenose pulmonar. A cardiomiopatia hipertréfica também esta presente em
aproximadamente 20% dos pacientes. A prevaléncia é estimada em 1:1.000-2.500 e acomete
todos os grupos étnicos (1). O diagnéstico da SN muitas vezes pode ser feito apenas com base
nas caracteristicas clinicas, mas a confirmacdo é feita com exame molecular. Nao existe
tratamento curativo para a SN, somente tratamentos para alguns sinais e sintomas, com
tratamento medicamentoso, e até mesmo tratamento cirurgico (2).
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