Nota Técnica 349951

Data de conclusao: 19/05/2025 16:55:01

Paciente

Idade: 3 anos
Sexo: Feminino

Cidade: Westfalia/RS

Dados do Advogado do Autor

Nome do Advogado: -
Numero OAB: -

Autor esta representado por: -

Dados do Processo

Esfera/Orgao: Justica Federal

Vara/Serventia: 12 vara federal de Lajeado

Tecnologia 349951

CID: Q77.4 - Acondroplasia
Diagnéstico: acondroplasia
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: VOSORITIDA

Via de administracao: subcutanea
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Posologia: vosoritida 0,4 mg - concentracdo 0,8 mg/ml. Aplicar diariamente 0,30 mL na
concentracao de 0,8 mg/mL, uso continuo.

Uso continuo? -
Duracao do tratamento: dia(s)
Indicacao em conformidade com a aprovada no registro? Sim

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

O medicamento esta inserido no SUS? Nao
Oncolégico? Nao

Outras Tecnologias Disponiveis

Tecnologia: VOSORITIDA
Descrever as opcoes disponiveis no SUS e/ou Saude Suplementar: nao ha.
Existe Genérico? Néao

Existe Similar? Nao

Custo da Tecnologia

Tecnologia: VOSORITIDA

Laboratério: -

Marca Comercial: -

Apresentacao: -

Preco de Fabrica: -

Preco Maximo de Venda ao Governo: -

Preco Maximo ao Consumidor: -

Custo da Tecnologia - Tratamento Mensal

Tecnologia: VOSORITIDA

Dose Diaria Recomendada: -

Preco Maximo de Venda ao Governo: -
Preco Maximo ao Consumidor: -

Fonte do custo da tecnologia: -
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Evidéncias e resultados esperados

Tecnologia: VOSORITIDA

Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia: A vosoritida € um produto bioldgico
aprovado pela ANVISA, em 2021, para o tratamento da acondroplasia. O gene FGFR3 ativado
em pessoas com acondroplasia inibe a proliferacao e diferenciacéo de condrécitos e perturba a
sintese da matriz celular. A vosoritida inibe a sinalizacao de FGFR3 e induz a proliferacao e
diferenciacdo de condrécitos. A vosoritida estd associada a um aumento sustentado na
velocidade de crescimento anualizada (VCA) (3).

Um estudo multicéntrico, randomizado, duplo-cego, de fase 3, comparou a administracao
subcutanea de vosoritida uma vez ao dia com placebo em criangas com acondroplasia (4). O
estudo foi feito em 24 hospitais de sete paises (Australia, Alemanha, Japao, Espanha, Turquia,
EUA e Reino Unido). Os 121 pacientes elegiveis tinham um diagnéstico clinico de
acondroplasia, haviam participado durante 6 meses de um estudo de crescimento inicial e
apresentavam entre 5 e 18 anos. A diferenca média ajustada da velocidade de crescimento
anualizada entre os pacientes do grupo vosoritida e do grupo placebo foi de 1,57 cm/ano em
favor da vosoritida (IC95% de 1,22 a 1,93; P<0,0001). Um total de 119 pacientes teve pelo
menos um evento adverso; 59 (98%) no grupo vosoritida e 60 (98%) grupo placebo. Nenhum
dos eventos adversos relacionados ao tratamento foi considerado grave e nenhuma morte
ocorreu. O principal evento relatado foi dor no local da injecdo. Os autores informam que este
estudo é limitado visto que nao é possivel avaliar o efeito do tratamento com vosoritida na
altura final do adulto e como isso se relaciona com a funcionalidade, qualidade de vida e
atividades da vida diaria em pessoas com acondroplasia (4). Além disso, também € incerto se 0
tratamento com vosoritida melhorarda a condicdo médica, complicacbes associadas a
acondroplasia ou diminuira a necessidade de intervencdes cirurgicas.

Este estudo teve seguimento em um estudo de extensédo aberto onde todos os participantes
receberam vosoritida em uma dose de 15 ug/kg/dia (5). Nas criangcas randomizadas para
vosoritida, a velocidade de crescimento anual aumentou de 4,26 cm/ano na linha de base para
5,39 cm/ano em 52 semanas e 5,52 cm/ano na semana 104. Em criancas que passaram de
placebo para vosoritida no estudo de extensdo, a velocidade de crescimento anualizada
aumentou de 3,81 cm/ano na semana 52 para 5,43 cm/ano na semana 104. Nao foram
observados novos efeitos adversos da vosoritida. Estes estudos foram financiados pela
empresa produtora do medicamento.

Uma revisdo sistematica teve como objetivo identificar qualidade de vida relacionada com a
saude (QVRS), utilidades, utilizacao de recursos de cuidados de saude, custos, eficacia,
seguranca e dados de avaliacdo econOmica do tratamento da acondroplasia (6). Foram
realizadas buscas no MEDLINE, Embase, Centro de Revisdbes e Disseminacao da
Universidade de York, Biblioteca Cochrane e literatura cinza. Foram incluidos 59 estudos. Os
resultados demonstraram uma carga substancial de QVRS, utilizacao de recursos de cuidados
de saude e custo da acondroplasia nos individuos afetados e nas suas familias ao longo da
vida, particularmente no bem-estar emocional, nos custos de hospitalizacdo e na utilizacdo de
recursos. Vosoritide, horménio do crescimento (GH) e alongamento de membros conferiram
beneficios para altura ou velocidade de crescimento; no entanto, os efeitos a longo prazo da
terapia com GH né&o séo claros, os dados sobre a vosoritide provinham de um numero limitado
de estudos e o alongamento dos membros estava associado a complicacbes. As atuais
lacunas nas evidéncias incluem a falta de dados de utilidade e relagdo custo-eficacia para a
acondroplasia e seus tratamentos.
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ltem Descricao Quantidade Valor Unitario* Valor Anual

0,4 MG PO LIOF
VOSORITIDA SOL INJ SC CT 1038 R$ 40.915,68 R$ 1.554.795,84
FA VD TRANS +
10 SER PREENC
VD TRANS DIL X
0,5 ML + 10 AGU
+ 10 SER

* 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
aplicacao do Coeficiente de Adequacao 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, é 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 isenc¢ao 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 vosortida é produzida pela BIOMARIN BRASIL e comercializada com o nome comercial
Voxzogo®. De acordo com a prescri¢céo juntada ao processo e em consulta a tabela CMED, foi
elaborada a tabela acima considerando um ano de tratamento.

N&o foram encontrados estudos de avaliacdo econdémica do tratamento com vosoritida em
pacientes com acondroplasia ou avaliagbes em agéncias de saude nacionais (CONITEC) e
internacionais (CADTH, SMC). Esta em desenvolvimento, pelo National Institute for Health and
Care Excellence (NICE) a avaliagédo econ6mica da vosoritida para tratamento da acondroplasia
em menores de 18 anos (7).

Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia: aumento na velocidade de crescimento
de pessoas com acondroplasia, ainda sem evidéncia de melhora na funcionalidade ou melhora
das condicdes clinicas.

Recomendac6es da CONITEC para a situacao clinica do demandante: Nao avaliada

Conclusao

Tecnologia: VOSORITIDA
Conclusao Justificada: Nao favoravel

Conclusao: Embora os estudos do medicamento tenham demonstrado uma melhora na
velocidade de crescimento nos pacientes tratados, o impacto na melhora da qualidade de vida,
funcionalidade ou reducao de complicacbes da doencga ainda € desconhecido. Ainda, estas
informacgdes séo resultante de um Unico estudo patrocinado pela fabricante do medicamento e
os resultados em longo prazo do tratamento com a tecnologia pleiteada também sao
desconhecidos.

Por fim, trata-se de um medicamento com custo muito alto, estimado em mais de 1,5 milhdes
de reais por paciente para apenas um ano de tratamento de uma condic&o clinica permanente.
Trata-se de uma cifra alta que torna imperativa a correspondéncia robusta entre a magnitude e
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relevancia dos desfechos clinicos e o preco do tratamento. Ressaltamos a imprescindibilidade
da consideracao dessas questdes, independentemente de se tratar de assisténcia individual ou
politica de saude publica, uma vez que envolve 0 uso de recursos publicos que, mesmo em
paises ricos, sao finitos e possuem destinagdes orcamentarias especificas com pouca margem
de realocacao, e cuja destinacédo inadequada pode acarretar pode traduzir-se em risco para
toda a politica publica de saude.

Ha evidéncias cientificas? Sim

Justifica-se a alegacao de urgéncia, conforme definicao de Urgéncia e Emergéncia do
CFM? Nao
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under 18 vyears [ID3807] | Guidance | NICE [Internet]. NICE. Disponivel em:
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NatJus Responsavel: RS - Rio Grande do Sul
Instituicao Responsavel: TelessaudeRS
Nota técnica elaborada com apoio de tutoria? Nao

Outras Informacoes: Conforme consta em relatério médico (Evento 9, INF20), a parte autora
apresenta baixa estatura e macrocefalia. Foi coletado exame genético (Evento 1, EXMMED15),
em 10/08/2023, que identificou variante patogénica no gene FGFR3 (c.1138G>A: p.
(Gly380Arg)), confirmando o diagnostico genético de acondroplasia. Nesse contexto, pleiteia
tratamento com vosotritida.

A acondroplasia é uma displasia 6ssea que afeta aproximadamente 1 em 20.000 nascidos
vivos (1). E uma condi¢do autossémica dominante que provoca uma displasia 6ssea resultante
de uma mutac&o genética. E resultante de uma mutac&o pontual no gene que codifica a porgéo
da transmembrana do receptor 3 do fator de crescimento de fibroblastos (FGFR3), que € um
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importante regulador da atividade da placa de crescimento e do crescimento ésseo linear, entre
outras fungdes, resultando no crescimento anormal do corpo (2).

E caracterizada por membros curtos e tronco normal (baixa estatura desproporcional),
macrocefalia e hipoplasia facial com ponte nasal deprimida. Pacientes com acondroplasia
podem ter atraso no desenvolvimento motor desde o inicio, mas a cognicdo € normal,
apresentam expectativa de vida de aproximadamente 61 anos (2). A despropor¢céo entre 0s
segmentos corporais e 0s membros curtos tem repercussdes importantes como limitagdes para
cuidados pessoais e de higiene, ambulacédo independente e conducdo de veiculos. As
complicagcbes associadas a acondroplasia incluem otite média recorrente, disturbios
respiratorios do sono, obesidade, arqueamento das pernas, estreitamento da coluna lombar e
compressao medular cervical (1).

O tratamento da acondroplasia se concentra na maximizacédo da capacidade funcional e no
monitoramento, prevencado e tratamento de complicacdes. A fisioterapia é apropriada para
aquelas criangas que apresentam atrasos nos marcos motores nos primeiros dois anos de vida.
A terapia ocupacional € uma opc¢éao em individuos com acondroplasia para atingir seu melhor
potencial funcional (1).
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