Nota Técnica 584210

Data de conclusdo: 03/10/2026 09:56:22

Paciente

Idade: 43 anos
Sexo: Masculino

Cidade: Farias Brito/CE

Dados do Advogado do Autor

Nome do Advogado: -
Numero OAB: -

Autor esta representado por: -

Dados do Processo

Esfera/Org&o: Justica Federal

Vara/Serventia: 162 Vara Federal

Tecnologia 584210

CID: G12.1 - Qutras atrofias musculares espinais hereditarias

Diagnostico: Atrofia Muscular Espinhal tipo Il (AME tipo 1), confirmada por teste molecular
com auséncia dos éxons 7 e 8 do gene SMN1 e presenca de 4 copias do gene SMN2

Meio(s) confirmatério(s) do diagndstico ja realizado(s): Teste molecular (SARAH,
08/03/2026) evidenciando auséncia de copias dos éxons 7 e 8 do gene SMNL1 e presenca de 4
cépias do gene SMN2; laudo médico do Hospital Universitario Walter Cantidio/UFC-EBSERH
datado de 02/09/2026, subscrito por neurologista/neurogeneticista (CRM 10930); exame
neurologico com fraqueza muscular global (MMII grau 0-2, MMSS grau 3) e hiporreflexia.

O diagnéstico molecular esta bem documentado: ha dele¢cdo homozigética dos éxons 7 e 8 do
SMN1, com 4 copias de SMN2 (teste SARAH, 06/03/2026). O laudo do HUWC/EBSERH (Dr.
Paulo Ribeiro Nobrega, CRM-CE 10930, 02/09/2026) descreve fraqueza proximal, hiporreflexia,
deambulacdo com apoio e dependéncia parcial para AVDs. Até o0 momento, o paciente nao
usou nenhuma terapia modificadora.

Para a analise técnica, a documentacao apresenta inconsisténcias e lacunas relevantes:
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Idade de inicio divergente. O relatdrio SARAH registra inicio "por volta dos 9 anos". O laudo do
HUWC registra 14 anos.

Forca muscular incompativel com a marcha. O laudo atribui "MMII grau 0-2" e, a0 mesmo
tempo, afirma que o paciente "deambula com apoio". Forga grau 0—2 nos membros inferiores é,
em regra, incompativel com marcha, ainda que assistida.

Texto aparentemente padronizado. O laudo se refere ao paciente no feminino ("a paciente") em
varios trechos. Também cita o Tema 500 do STF de forma equivocada, ja que esse tema trata
de medicamentos sem registro na ANVISA, o que nado é o caso. Esses elementos sugerem uso
de modelo de texto.

Auséncia de escalas funcionais e prova respiratéria. O laudo nédo traz escores padronizados de
linha de base (HFMSE, RULM, MFM-32, teste de caminhada de 6 minutos). Afirma
"comprometimento respiratério em evolucao" sem espirometria (CVF) ou outro dado obijetivo.
Tratamentos prévios nao descritos. O Tema 6, item 2(e), exige essa descricdo. Consta apenas
0 encaminhamento para fisioterapia (UFC, 16/09/2026).

Orcamentos que nao sao independentes entre si (detalhado na secéo de custos).

Descricao da Tecnologia

Tipo da Tecnologia: Medicamento
Registro na ANVISA? Sim
Situacao do registro: Valido
Nome comercial: EVRYSDI
Principio Ativo: RISDIPLAM

Via de administracao: Oral

Posologia: Risdiplam 0,75 mg/mL, p6 para solucao oral (frasco de 80 mL), 5 mg/dia (6,6 mL),
uso continuo

Uso continuo? Sim
Duracéo do tratamento: (Indeterminado)
Indicacdo em conformidade com a aprovada no registro? Sim

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

O medicamento esta inserido no SUS? N&o informado
Oncolégico? Nao

Outras Tecnologias Disponiveis

Tecnologia: RISDIPLAM

Pagina 2 de 7



Descrever as opcles disponiveis no SUS e/lou Saude Suplementar: SUS, terapia
modificadora da doenca: ndo ha opg¢éo incorporada para AME tipo Ill. Risdiplam e
nusinersena estdo no CEAF apenas para os tipos | e Il, conforme o PCDT vigente. A
declaracéo da farmacéutica municipal de Farias Brito confirma essa restricao.

Para nusinersena no tipo lll, a Conitec reavaliou recentemente o tema e manteve a negativa. A
Portaria SCTIE/MS n° 98, de 26 de dezembro de 2025, tornou publica a decisdao de né&o
incorporar, no ambito do SUS, o nusinersena para o tratamento da AME 5q tipo 3. Nao existe,
portanto, substituto terapéutico modificador da doenca incorporado para a condi¢cdo do autor.
SUS, cuidado de suporte (disponivel): o PCDT prevé cuidado multiprofissional, que deve ser
mantido independentemente do desfecho do pleito. Inclui:

fisioterapia motora e respiratoria;

reabilitacdo nos Centros Especializados em Reabilitacdo (CER);

orteses, meios auxiliares de locomocao e cadeira de rodas (OPM pela Tabela SIGTAP);
e acompanhamento neurolégico, ortopédico (escoliose), pneumoldgico e nutricional;
ventilacdo nao invasiva, se indicada.

Saude Suplementar: ndo ha nos autos informacao de vinculo com operadora de plano de
saude. Iltem néo aplicavel.

Existe Genérico? Nao

Existe Similar? Nao

Custo da Tecnologia

Tecnologia: RISDIPLAM

Laboratorio: -

Marca Comercial: -

Apresentacao: -

Preco de Fabrica: -

Preco Méximo de Venda ao Governo: 1.500.000,00

Preco Maximo ao Consumidor: 2.642.567,10

Custo da Tecnologia - Tratamento Mensal

Tecnologia: RISDIPLAM
Dose Diaria Recomendada: -
Preco Maximo de Venda ao Governo: -

Preco Maximo ao Consumidor: -
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Fonte do custo da tecnologia: -

Evidéncias e resultados esperados

Tecnologia: RISDIPLAM

Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia: Ensaio pivotal (SUNFISH, parte
2): ensaio clinico randomizado, duplo-cego, controlado por placebo, com 180 pacientes de 2 a
25 anos, com AME tipo Il ou Il ndo deambulantes. Houve ganho estatisticamente significativo
na escala MFM-32 em 12 meses (diferenca média de cerca de 1,55 ponto em relagdo ao
placebo). O efeito se concentrou nas faixas etarias mais jovens, e o subgrupo de 18 a 25 anos
nao mostrou diferenca significativa. Os dados de 24 meses indicaram manutencao do efeito
(Mercuri et al., 2022; Oskoui et al., 2023).

Aplicabilidade ao caso concreto: baixa. O autor tem 42 anos, cerca de 28 a 33 anos de
doenca, deambula com apoio e tem 4 copias de SMN2. Ele esté fora dos critérios de incluséo
do SUNFISH em idade e em capacidade de marcha. Nao ha ensaio clinico randomizado nem
meta-analise de ensaios randomizados que avalie risdiplam em adultos acima de 25 anos ou
em pacientes tipo Ill deambulantes.

Evidéncias complementares: para adultos, os dados disponiveis sdo de estudos abertos
(JEWELFISH, com pacientes previamente tratados) e coortes observacionais. Esses estudos
sugerem estabilizacéo funcional, e ndo melhora. Um estudo pareado recente em adultos € um
exemplo: nessa primeira comparagao pareada entre nusinersena e risdiplam em adultos com
AME, ambos os tratamentos alcancaram estabilizacdo semelhante da funcdo motora ao longo
de quase trés anos. O mesmo trabalho reconhece que até entdo ndo havia comparacao direta
da efetividade de nusinersena e risdiplam em adultos. Trata-se de evidéncia de nivel inferior ao
exigido pelo Tema 6, item 2(d).

Seguranca: o perfil é aceitavel nos estudos. Os eventos mais comuns séo febre, diarreia,
erupcao cutanea, Ulceras orais e infeccbes de vias aéreas superiores. Para um homem em
idade reprodutiva, dois pontos séo relevantes:

e dados pré-clinicos indicam possivel comprometimento da espermatogénese, e a bula
recomenda discutir preservacao de fertilidade;
e h4 toxicidade embriofetal, o que exige contracepcao.

Também ha interagdo potencial com substratos de MATE1/MATE2-K. Antecedentes como
dislipidemia, glicemia elevada e etilismo até os 40 anos ndo contraindicam o tratamento, mas
pedem monitoramento hepéatico e clinico.

Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia: O resultado plausivel € a estabilizacéo
ou desaceleracdo da perda funcional, ndo a recuperacao de for¢ca ou fungéo ja perdidas. A
magnitude desse efeito em adulto de 42 anos com longa evolugéo de doenca é incerta.

Se o tratamento for instituido, € indispensavel:

e registrar uma linha de base objetiva (HFMSE, RULM, teste de caminhada de 6 minutos,
CVF);

e reavaliar a cada 6 meses pelo servi¢o prescritor, conforme o Tema 1.234, item 5.4;

e definir previamente critérios de interrup¢éo, como piora funcional mantida apesar do uso
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regular.

Recomendac¢fes da CONITEC para a situacao clinica do demandante: Nao Recomendada

Conclusao

Tecnologia: RISDIPLAM
Concluséo Justificada: Nao favoravel

Conclus&o: Sob a otica técnica, o parecer € NAO FAVORAVEL, no estado atual dos autos.
Os fundamentos sao:

1. A doenca esta confirmada, e o medicamento tem registro na ANVISA e indicacdo em
bula para AME 5q.

2. A Conitec recomendou expressamente a nao incorporacdo para o tipo Ill, por ato
motivado e recentemente reiterado para a mesma classe terapéutica.

3. Nao ha evidéncia de alto nivel (ensaio randomizado, revisdo sistematica ou meta-
andlise) para a populacdo do autor (adulto de 42 anos, deambulante com apoio, 4
copias de SMN2), que esta fora dos critérios do estudo pivotal.

4. O laudo apresenta inconsisténcias e ndo traz escalas funcionais, prova respiratoria nem
historico terapéutico, o que impede demonstrar a imprescindibilidade nos termos do
Tema 6, item 2(e).

5. Nao ha substituto modificador da doenca no SUS, mas o cuidado de suporte esta
disponivel.

Ha evidéncias cientificas? Nao se aplica

Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme definicdo de Urgéncia e Emergéncia do
CFM? Nao

Referéncias bibliograficas:

1. Brasil. Conitec. Relatorio de Recomendacédo n® 710: Risdiplam para o tratamento de
AME tipo Il e lll. Fev/2022. Portaria SCTIE/MS n°® 17, de 11/03/2022.

2. Brasil. Conitec. Relatério de Recomendacado n°® 1063: Nusinersena para AME 5q tipo 3.
Dez/2025. Portaria SCTIE/MS n° 98, de 26/12/2025.

3. Brasil. Ministério da Saude. Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas da Atrofia
Muscular Espinhal 5q (verséo vigente, 2025).

4. Mercuri E, et al. Safety and efficacy of once-daily risdiplam in type 2 and non-ambulant
type 3 spinal muscular atrophy (SUNFISH part 2): a phase 3, double-blind, randomised,
placebo-controlled trial. Lancet Neurol. 2022;21(1):42-52.

5. Oskoui M, et al. Two-year efficacy and safety of risdiplam in patients with type 2 or non-
ambulant type 3 SMA. J Neurol. 2023;270:2531-2546.

6. Chiriboga CA, et al. Risdiplam in patients previously treated with other therapies for
SMA: interim analysis from the JEWELFISH study. Neurol Ther. 2023;12:543-557.

7. Matched-pair analysis of motor outcomes in adults with spinal muscular atrophy on
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nusinersen vs. risdiplam. J Neurol. 2025/2026. DOI: 10.1007/s00415-025-13589-w.
8. Roche. Bula de Evrysdi® (risdiplam), ANVISA, registro n® 1.0100.0670.
9. ANVISA/CMED. Lista de Precos de Medicamentos; Resolu¢cdo CMED n° 3/2011 (CAP).
10. STF. RE 566.471 (Tema 6) e RE 1.366.243 (Tema 1.234); Sumulas Vinculantes 60 e
61.
11. STJ. REsp 1.657.156/RJ (Tema 106).
12. CFM. Resolugao n°® 1.451/1995.

NatJus Responséavel: CE - Ceara
Instituicdo Responsavel: TICE
Nota técnica elaborada com apoio de tutoria? N&ao

Outras Informacdes: Recomendacdes da CONITEC para a situacédo clinica do demandante
Risdiplam: o Relatério de Recomendacao n° 710, aprovado pela Portaria SCTIE/MS n° 17, de
11 de marco de 2022, trouxe a decisao final de ndo incorporar o risdiplam para o tratamento da
AME tipo llla no SUS. O mesmo relatdrio levou a incorporacdo para o tipo Il. A Comissao
reconheceu sinais de efetividade, mas pesaram contra a incorporacdo as incertezas da
evidéncia, a razdo de custo-efetividade e o impacto orcamentario. H4 ainda um detalhe
importante: a avaliacdo contemplou apenas o subtipo llla, e ndo ha recomendacao especifica
para adultos tipo Il deambulantes.

Nusinersena (alternativa de mesma classe terapéutica): a decisao negativa foi reiterada em
dezembro de 2025. Na 1472 Reunido Ordinaria, em 8/12/2025, os membros da Conitec
deliberaram, por maioria simples, recomendar a ndo incorporagdo do nusinersena para o
tratamento da AME 5q tipo 3.

Leitura a luz do Tema 6, item 2(b): h4 ato administrativo motivado de n&o incorporacéao,
precedido de avaliacdo técnica e consulta publica. Ndo se trata, portanto, de omissédo ou de
mora na analise.

Preco Maximo de Venda ao Governo, Preco Maximo ao Consumidor e fonte do custo

Parametro Valor por frasco Custo anual (31 Fonte
frascos)
PMC (maior aliquota deR$ 85.244,10 R$ 2.642.567,10 Tabela CMED,
ICMS) publicacéo de
nov/2025, via
Farmaindex
Média dos 3R$ 79.783,00 R$ 2.473.273,00 Orcamentos de
orcamentos (base 18/09/2026, nos autos
PMC)
PMVG (ICMS 0%) a confirmar na listaestimativa de ? R$ 1,15Calculo PMVG = PF x
CMED vigente a 1,5 milh&do (1 ? CAP)

O PMC do Evrysdi variava de R$ 62.774,91 a R$ 85.244,10 conforme a aliquota de ICMS, em
atualizacdo de 07/11/2025 baseada na publicacdo da CMED.

N&o localizei o valor exato do PMVG em fonte verificavel. A faixa indicada na tabela é uma
estimativa aritmética, obtida pela aplicacdo do CAP sobre o PF derivado do PMC, e precisa
ser conferida na Lista de Precos de Medicamentos da CMED (ANVISA) antes de constar na
nota definitiva.

Quanto ao CAP: nas compras judiciais, aplica-se o desconto padréo de 21,53%, pela incidéncia
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do CAP sobre o preco de referéncia, resultando no PMVG. Por qualquer dos parametros, o
custo anual supera com folga 210 salarios minimos, o que confirma a competéncia federal pelo
Tema 1.234.
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