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CONTEXTO

Trata-se de proposta de atualizacdo do Rol que tem como objeto a incorporacao do medicamento
Nusinersena para o tratamento da atrofia muscular espinhal (AME) 5q.

Conforme o Relatdrio CONITEC n2 449/2019, Nusinersena para Atrofia Muscular Espinhal AME) 5q, as
Atrofias Musculares Espinhais sdo um grupo de doengas neuromusculares hereditdrias autossémicas
recessivas caracterizadas pela degeneragao dos neurénios motores na medula espinhal e tronco
encefdlico, resultando em fragueza muscular progressiva. Com um diagnéstico dificil e geralmente
determinada por sinais clinicos, a doenga é caracterizada por prejudicar os movimentos voluntarios
mais simples, como sustentar a cabeca, sentar ou andar.

A AME 5g é a forma mais comum entre esse grupo de doengas neuromusculares hereditarias
autossdmicas recessivas. E uma doenga rara. A maioria dos casos (95-98%) ocorre pela delegio
homozigédtica do gene de sobrevivéncia do neuronio motor 1 (SMN1) que causa uma deficiéncia da
proteina SMN. A proteina SMN estd presente em todo o corpo e é fundamental para a funcdo dos
neurdnios motores que controlam os musculos e outros tecidos corporais. Sem ela, os neurénios
motores ndao conseguem funcionar adequadamente, levando a fraqueza muscular. Nos individuos com
AME, o gene de sobrevivéncia do neurénio motor 2 (SMN2), que é quase idéntico ao SMN1, funciona
como um gene de “backup”, pois também produz proteina SMN, mas de forma muito menos eficiente.
O numero de cépias do gene SMN2 pode variar de zero a oito e esta relacionado a gravidade da doenca.
A AME 5q pode ser clinicamente subclassificada em duas categorias, de inicio precoce (AME tipo I) ou
tardio (AME tipos II, Il e 1V).




Nusinersena é o primeiro medicamento para tratamento da doenca disponivel no Pais (registro na
ANVISA em agosto/2017).

TECNOLOGIA EM SAUDE

O medicamento Nusinersena, nome comercial Spinraza®, registro ANVISA n2 169930008, tem indicagao
de uso prevista em bula para o tratamento da Atrofia Muscular Espinhal 5q (AME). Conforme
informacgdes de registro na ANVISA, o medicamento Nusinersena pertence a classe terapéutica “outros
medicamentos para transtornos do sistema musculoesquelético”, tem uso restrito a hospitais e
apresentacdo em solucdo injetavel para administracdo por via intratecal. Conforme bula, Nusinersena é
um oligo nucleotideo anti-senso ou anti-sentido (ASO) que permite a inclusdo do exon 7 durante o
processamento do acido ribonuncleico mensageiro (RNAm) de SMN2, transcrito a partir do DNA (gene
SMN2), levando a producdo da proteina funcional relacionada com a sobrevivéncia do neurénio motor,
proteina SMN.

ANALISE TECNICA

O medicamento Nusinersena requer administracdo intratecal e tem uso restrito a hospitais, conforme
bula registrada na ANVISA. Por conseguinte, em conformidade com a alinea “d”, inciso Il do art. 12 da
Lei n? 9.656/1998, o Nusinersena ja tem cobertura obrigatéria estabelecida no dmbito da saude
suplementar, quando prescrito pelo médico assistente, para administracdo durante internacao
hospitalar, para indicagcdo de uso prevista em bula, o tratamento da Atrofia Muscular Espinhal (AME)
59. O medicamento tem cobertura obrigatdria pelos planos novos e antigos adaptados com
segmentacao hospitalar (com ou sem obstetricia) e referéncia.

“d) cobertura de exames complementares indispensdveis para o controle da evolu¢io da doenca e
elucidagdo diagndstica, fornecimento de medicamentos, anestésicos, gases medicinais, transfusées e
sessOes de quimioterapia e radioterapia, conforme prescricdo do médico assistente, realizados ou
ministrados durante o periodo de internag¢éo hospitalar;”

Para fins de redugao da assimetria de informagdo quanto a cobertura obrigatéria do medicamento,
Parecer Técnico explicativo ja foi disponibilizado em sitio eletrénico da ANS. Disponivel em:
http://www.ans.gov.br/images/stories/parecer_tecnico/uploads/parecer tecnico/ parecer 2019 01.pdf.

PARTICIPAGAO SOCIAL

REUNIOES TECNICAS

N2: 26 | Data: 13/05/2020

URL: https://www.youtube.com/watch?v=JTOHEkMpaao

Representante do proponente: A Atrofia muscular espinhal (AME) é doenca genética rara, de heranca
autossdmica recessiva, neuromuscular. Maior causa genética de mortalidade em criancas de até dois
anos de idade. AME é uma doenca progressiva e incapacitante, com impacto em sobrevida,
especialmente, para o tipo | de AME. Estudos como o ENDEAR, CHERISH, NURTURE e estudos de mundo
real apresentam evidéncias que o medicamento leva a ganhos funcionais, com avan¢o de marcos
motores, bem como reducdo de risco de morte e ventilagdio mecanica permanente. Esses ganhos
também podem ser observados em pacientes adultos. Trata-se de um medicamento seguro, com perfil
de risco-beneficio favoravel em multiplas popula¢des com AME. Nao se trata de uma discussao sobre a
incorporacdo do medicamento, visto que a cobertura do nusinersena ja estd estabelecida no ambito da
Saude Suplementar, conforme Parecer Técnico N2 01/2019 da ANS. O objeto é a apresenta¢do de uma
proposta de diretriz de utilizacdo (DUT) que estabeleca cobertura do nusinersena para pacientes com
diagndstico genético confirmado de AME, para todos os tipos da doenca (0 a 4), e alguns critérios de



http://www.ans.gov.br/images/stories/parecer_tecnico/uploads/parecer_tecnico/_parecer_2019_01.pdf
https://www.youtube.com/watch?v=JTOHEkMpaao

interrupgdo. Em relagdo aos dados econdmicos, a razao de custo-efetividade incremental apresentada
levou em consideragdo ndo somente o ganho de qualidade de vida dos pacientes como também o ganho
na qualidade de vida dos cuidadores destes pacientes, reforcando a importancia do impacto social
gerado na vida da familia. O impacto orcamentdario apresentado foi estratificado por portes de
guantidade de beneficiarios das operadoras de planos de salde, concluindo que embora o
medicamento seja caro, como a prevaléncia na populacdo é baixa a incorporacdo do nusinersena caberia
no orcamento das operadoras.

Representante da UNIMED do Brasil: Apresentou relato da histéria da analise de incorporacdo do
nusinersena pela CONITEC, que, por fim, com base em evidéncias cientificas, recomendou a
incorporacao do nusinersena no SUS apenas para a AME tipo I. Visto as incertezas, no ambito do SUS.
para a cobertura dos tipos de AME Il e lll foi efetuado um acordo de compartilhamento de risco com a
Biogen. Principais questGes apontadas: as melhores evidéncias de beneficio do tratamento se
concentrem em lactentes com doenca inicial, ainda sem incapacidades; todos os paises que
incorporaram a nusinersena o fizeram por meio de acordos especiais de acesso e em ambiente
controlado com rigor de pesquisa; a incorporacdo para AME 5q podera ser insustentdvel para o saude
suplementar; o custo do medicamento pode ser 134% maior na saude suplementar do que no SUS. Além
disso critica o impacto or¢gamentario apresentado pelo demandante em relagao a populagdo alvo
utilizada e também o market share, o que pode tornar o impacto orcamentario ainda maior do que o
apresentado. Apresentada sugestdo para ndo incorporagdo do medicamento ou como proposta
alternativa seguir a determinacdo de cobertura estabelecida pelo PCDT do Ministério da Saude, apenas
para AME tipo |, com negociacdo de preco com a empresa fabricante do medicamento para, no minimo,
oferecer o mesmo preco e condi¢des oferecidas ao SUS. Ndo h3, atualmente, uma conversa abrangente
sobre doencgas raras no ambito da saude suplementar, é preciso discussao do Ministério da Saude, para
delimitar competéncias e planejar ac¢des.

Outras considerac0es:

AMB: A cobertura do medicamento esta estabelecida, mas é relevante a preocupacdo quanto ao
financiamento do medicamento no ambito da saude suplementar.

Representante de pacientes: Ha beneficios objetivos e subjetivos. Ganhos funcionais se traduzem em
importante ganho em qualidade de vida.

UNIMED: A avaliacdo da CONITEC quanto a tecnologia estd sendo desconsiderada. O manejo de doencas
raras deveria ser uma politica de Estado. Cabe questionamento quanto a diferenga de cobertura entre
o SUS e a saude suplementar.

RECOMENDAGAO TECNICA

NOTA TECNICA DE CONSOLIDAGCAO DAS PROPOSTAS DE ATUALIZAGAO DO ROL

RECOMENDAGAO PRELIMINAR - RP:

O objeto da proposta de atualizagao, a incorporagdao do medicamento Nusinersena como uma nova
tecnologia no Rol, ndo se aplica, uma vez que o medicamento ja tem cobertura obrigatdria estabelecida
no ambito da Saude Suplementar. Em conformidade com a alinea “d”, inciso Il, do art. 12 da Lei n?
9.656/1998, o medicamento Nusinersena é de cobertura obrigatéria quando prescrito pelo médico
assistente, para administracao durante internagao hospitalar, para indicagao de uso prevista em bula,
o tratamento da Atrofia Muscular Espinhal (AME) 5g. O medicamento tem cobertura obrigatdria pelos
planos novos e antigos adaptados com segmentacdo hospitalar (com ou sem obstetricia) e referéncia.
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