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PARECER TECNICO/TJES/NAT N° 851/2019

Vitoéria, 05 de junho de 2019

Processo n° ]
I ipetrado por
B  cepresentada por

O presente Parecer Técnico visa atender a solicitacdo de informacoOes técnicas da Vara da

Infancia e Juventude de Sao Mateus — MMZO. Juiz de Direito Dr. Antonio Moreia Fernandes —

sobre o medicamento: Miglustate 100mg (Zavesca®).

I - RELATORIO

1.

De acordo com a Inicial, a Requerente possui historia de regressao no desenvolvimento
neuropsicomotor, hepatomegalia volumosa, esplenomegalia e cataplexia gelastica
associado ¢ apresentou positivo a mutacao no gene NPC 1, confirmando ser portadora
da doenca de Niemann Pick tipo C. em sua forma infantil tardia (CID: E75.2). Por isso,
necessita do medicamento Miglustate. O genitor fez solicitacio do medicamento na
Farmacia Cidada em 12/11/18, conforme protocolo de atendimento em anexo,

entretanto nao teve retorno.

De acordo com laudo médico anexado as fls. 20, emitido em 29/09/18 pelo
neurologista Dr. Raphael Rangel de Almeida, a paciente foi avaliada com historia de
regressao no seu desenvolvimento neuro-psicomotor, hepatomegalia volumosa,
esplenomegalia e cataplexia gelastica associado. Durante investigacdo do quadro
apresentou positivo a mutacao no gene NPC I, confirmando ser portadora da doenca de
Niemann Pick tipo C, em sua forma infantil tardia. Trata-se de um erro inato do

metabolismo onde ocorre um defeito de transporte do colesterol exogeno que
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4.

permanece sem ser esterificado e se acumula nas células nervosas e viscerais. Trata-se
de uma doenca grave, com risco evolutivo de 6bito. Diante dos achados clinicos e

confirmatoérios por exame genético estara indicado a terapia com Miglustate.

Consta LME e protocolo de atendimento emitido em 12/11/18 com solicitacdo do

medicamento Miglustate na Farméacia Cidada Estadual de Sao Mateus.

Consta prescricao do medicamento pretendido.

5. As fls 25 consta documento emitido pela Secretaria Estadual de Satde

(SESA) em 10/04/19, informando que a solicitacio do medicamento
Miglustate foi deferida, aguardando a conclusao do processo de compra

para disponibilizacao do referido medicamento a Requerente.

II — ANALISE

DA LEGISLACAO

1.

Considerando o disposto na Portaria n® 3.916/GM, de 30 de outubro de 1998,
que estabelece a Politica Nacional de Medicamentos e define as diretrizes, as
prioridades e as responsabilidades da Assisténcia Farmacéutica para os gestores

federal, estadual e municipal do Sistema Unico de Satde (SUS).

Com base na diretriz de Reorientacao da Assisténcia Farmacéutica contida no Pacto
pela Satude, publicado pela Portaria GM/MS n°® 399, de 22 de Fevereiro de
2006, o Bloco da Assisténcia Farmacéutica foi definido em trés componentes: (1)
Componente Béasico; (2) Componente de Medicamentos Estratégicos; e (3)
Componente de Medicamentos de Dispensacao Excepcional. Esse ultimo componente
teve a sua denominacao modificada pela Portaria GM/MS n° 2981, republicada no
DOU em 01 de dezembro de 2009, para Componente Especializado da Assisténcia

Farmaceéutica.
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3. A Portaria GM/MS n° 2.981, de 26 de novembro de 2009, regulamentou o
Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica — CEAF, como parte da
Politica Nacional de Assisténcia Farmacéutica do Sistema Unico de Satide, tendo como
objetivo a busca da garantia da integralidade do tratamento medicamentoso, em nivel
ambulatorial, cujas linhas de cuidado estdo definidas em Protocolos Clinicos e
Diretrizes Terapéuticas (PCDT) publicados pelo Ministério da Saude, revogando todas
as portarias vigentes, exceto as que publicaram os PCDT. Ja a Portaria GM/MS n°
1.554, de 30 de julho de 2013, que dispoe sobre as regras de financiamento e
execucao do Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica no ambito do

Sistema Unico de Satde (SUS), é a que regulamenta o elenco atual do CEAF.

4. A dispensacao dos medicamentos do CEAF ¢é realizada de acordo com o
acompanhamento farmacoterapéutico previsto pelos protocolos de tratamento
publicados pelo Ministério da Saade que sao desenvolvidos com base nos critérios da
Medicina Baseada em Evidéncias e tém como objetivo estabelecer claramente os
critérios de diagnéstico de cada doenca, o tratamento preconizado com os
medicamentos disponiveis nas respectivas doses corretas, os mecanismos de controle,
o acompanhamento e a verificacao de resultados, e a racionalizacao da prescricao e do

fornecimento dos medicamentos.

5. A Portaria do Ministério da Satde n°® 199, de 30 de janeiro de 2014, Institui a
Politica Nacional de Atencao Integral as Pessoas com Doencas Raras,
aprova as Diretrizes para Atencao Integral as Pessoas com Doencas Raras no ambito do

Sistema Unico de Satde (SUS) e institui incentivos financeiros de custeio.

DA PATOLOGIA

1. A Doenca de Niemann-Pick tipo C (NPC) é uma doenca rara, cronica e
progressiva, caracterizada por uma desordem no transporte intracelular lipidico.

Envolve, sobretudo, o acimulo de colesterol nao esterificado e glicoesfingolipidios nos
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lisossomos intracelulares de diversos tecidos, principalmente no figado, no baco e no
cérebro. Estima-se que sua incidéncia seja de 1:150.000 nascidos vivos no mundo.
Porém, a real prevaléncia é de dificil avaliacdo devido a insuficiente percepcao clinica

alinhada a prolongada e dificil analise diagnostica da doenca.

Caracterizada principalmente pela progressiva deterioracdo neurolégica, a NPC é
atribuida como consequéncia a mutacao autossomica recessiva em dois genes NPC1
(95% dos casos) ou NPC2 (5% deles), cuja expressao esta relacionada a sintese de
proteinas que estdo envolvidas na regulacdo do trafego intracelular de lipideos. O
fendtipo clinico da doenca é extremamente heterogéneo, com uma variedade de sinais
sistémicos e neuroldgicos os quais nao sao especificos para a doenca. Os sintomas
sistémicos, como a ictericia neonatal e hepatoesplenomegalia, geralmente ocorrem no
inicio do curso da doenca. Ja as manifestacoes neurologicas tipicas incluem paralisia
vertical do olhar supranuclear (VSGP), movimentos oculares sacadicos (SEM) anormal,

ataxia cerebelar, distonia, dismetria, disartria e disfagia.

DO TRATAMENTO

1.

Nao existe cura para NPC. Os tratamentos disponiveis tém como objetivo a melhoria da
qualidade de vida, estabilizar ou diminuir a velocidade de progressao da doenca. O
tratamento paliativo, além de medicamentos anticonvulsivantes, anticolinérgicos,
antipsicoticos e antidiarreicos, envolve ainda acompanhamento nutricional,

fisioterapico, suporte psicologico, psiquiatrico e neurologico.

O tratamento modificador da doenca atualmente disponivel é o miglustate, molécula de
iminoacucar de uso adulto e pediatrico, capaz de atravessar a barreira
hematoencefalica e agir sobre o sistema nervoso central. Deste modo, é indicado para
reduzir os sintomas neuroldgicos apresentados no curso da doenca e constitui-se no

unico tratamento modificador da doenca aprovado até o momento



Poder Judiciario
Estado do Espirito Santo
Nucleo de Assessoramento Técnico aos Juizes — NAT

DO PLEITO

1.

Miglustate 100mg (Zavesca®): Miglustate pertence a um grupo de medicamentos
que tratam distarbios metabdlicos. Inibe a enzima glicosilceramida sintase,

responsavel pela formacao deglicosilceramida também denominada glicocerebrosideo.
1.1 Possui registro na ANVISA e os usos aprovados pela ANVISA sao:

1. Tratamento oral de pacientes adultos com doenca de Gaucher tipo 1 leve a
moderada para os quais a terapia de reposicao enzimatica é considerada

inadequada.

2. Tratamento de manifestacoes neurologicas progressivas em

pacientes adultos e pediatricos com doenca de Niemann-Pick tipo C.

CASO o medicamento seja usado fora de tais indicacOes, configurar-se-4 uso
fora da bula, ndo aprovado pela ANVISA, isto é, uso terapéutico do
medicamento que a ANVISA nao reconhece como seguro e eficaz. Nesse sentido,
o uso e as consequéncias clinicas de utilizacao dessa medicacao para tratamento

nao aprovado e nao registrado na ANVISA é de responsabilidade do médico.

III — DISCUSSAO E CONCLUSAO

1.

O medicamento Miglustate 100mg esta padronizado na Relacdo Nacional de
Medicamentos Essenciais (RENAME) - forma de apresentacao capsula 10omg - e faz
parte do Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica (CEAF) para
tratamento da doenca de Gaucher (E75.2 Outras esfingolipidoses). Dessa maneira, o
medicamento em questiao niao se encontra padronizado para a patologia

Niemann-Pick tipo C, em questao.

. O medicamento miglustate pertence a um grupo de medicamentos que tratam

desordens metabdlicas sendo indicado para o tratamento oral da doenga de Gaucher do
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tipo 1 leve a moderada, para as quais a terapia de substituicdo enzimética é considerada

inadequada e para o tratamento das manifestacGes neuroldgicas progressivas em
pacientes adultos e pediatricos com doenca de Niemann-Pick tipo C.

Cabe destacar que este medicamento apresenta algumas intercorréncias, tais como:
trombocitopenia, diminuicdo do apetite, tremor, neuropatia periférica e desconforto

abdominal.

Os estudos analisados pela Conitec e presentes no Relatério de Recomendacido
(abril/2019) sobre o uso de miglustate para manifestacoes neurologicas da doenca de
Niemann-Pick Tipo C (NPC), apontaram que as evidéncias disponiveis nao sao
conclusivas quanto aos ganhos clinicamente relevantes para o paciente com alteragoes
neurologicas decorrentes da Doenca de Niemann-Pick Tipo C. Devido a escassez de
estudos com boa qualidade metodolégica, a falta de maior detalhamento em alguns
deles e a resultante baixa qualidade da evidéncia, houve uma recomendacao preliminar
pela nao incorporacao no SUS do miglustate para tratamento de sintomas neurologicos

da doenca de Niemann-Pick tipo C.

No entanto, atualmente, o miglustate é a unica terapia modificadora da doenca
aprovada para uso no tratamento de manifestacoes neurolégicas da NPC, se
constituindo em uma opcao terapéutica para tratamento do caso em tela.

No presente caso, de acordo com documento emitido pela SESA em
10/04/19, a solicitacao do medicamento Miglustate foi deferida,
aguardando a conclusao do processo de compra para fornecimento do
referido medicamento a Requerente. Portanto, conclui-se que nao é
justificada a sua disponibilizacao por outra esfera diferente da

administrativa, neste momento.
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