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NOTA TECNICA
IDENTIFICACAO DA REQUISICAO

SOLICITANTE: MM. Juiz de Direito Dr. Reginaldo Palhares Junior
PROCESSO N°.: 50010573820218130278
CAMARA/VARA: Vara Unica
COMARCA: Grao Mogol
| - DADOS COMPLEMENTARES A REQUISICAO:
REQUERENTE: YGDA
IDADE: 03 anos
PEDIDO DA ACAO: Miglustate 100 mg
DOENCA(S) INFORMADA(S): Doencga de Niemann-Pick tipo C
FINALIDADE / INDICAGAO: Como opcdo de terapéutica paliativa para o
tratamento da Doenca rara - Doenca de Niemann-Pick tipo C
REGISTRO NO CONSELHO PROFISSIONAL: CRMMG 70288
NUMERO DA SOLICITAGAO: 2022.0002618
Il - PERGUNTAS DO JUiZO:

A peticdo inicial do presente caso apresentou laudo médico de Num.

6864823017, o qual trouxe a informagao de que a autora tem o diagnéstico de
doengca de Niemann-Pick tipo C e que o medicamento Miglustate é
recomendado para o tratamento da referida patologia. Ja por meio da nota de
esclarecimento formulada pela Superintendéncia Regional de Saude de
Montes Claros, apesar de constar a disponibilidade do referido farmaco pelo
SUS, informou que o “Ministério da Saude nao preconiza o uso da medicacéo
Miglustate para pacientes menores de 18 anos de idade, em contrapartida o
SUS fornece a medicacao imiglucerase, que € a medicacdo indicada para
pacientes menores de 4 anos pelo PCDT da doenga de Gaucher e de acordo
com a narrativa trazida na inicial, esse seria o motivo do niao fornecimento do
medicamento Miglustate. Nesse cenario, tenho que resta duvidoso qual seria
o0 medicamento mais adequado ao caso da requerente que tem menos de 18
(dezoito) anos. Nesse cenario, qual seria 0 medicamento mais adequado ao

caso da requerente que tem menos de 18 (dezoito) anos? R.: O miglustate é
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o unico farmaco utilizado no tratamento de suporte, com o objetivo de
interferir no curso/evolugdao da doenca. Em alguns pacientes, o
medicamento interrompe ou atenua a progressao da doenga. Porém, a
qualidade global da evidéncia cientifica disponivel para os desfechos
estudados (desfechos de estabilidade e melhora) foi muito baixa.

Il — CONSIDERACOES/RESPOSTAS:

Conforme a documentacdo apresentada trata-se de crianga com

diagnadstico clinico e molecular da Doenga de Niemann-Pick tipo C, para a
qual foi indicado o uso continuo do medicamento Miglustate 100 mg, com o
objetivo de amenizacao no curso da doenga e aumento de sobrevida.

A Doenga de Niemann-Pick tipo C é doenga genética rara, grave,
caracterizada por disturbio de armazenamento lipidico lisossdmico atipico
neurovisceral. O envolvimento neuroldgico define a gravidade da doenga na
maioria dos pacientes. De modo geral, considera-se que quanto mais precoce
o surgimento de sintomas neuroldgicos, maior a agressividade da doenca.

‘A doenca de Niemann-Pick C (NP-C) é uma doenga neurovisceral
atipica de armazenamento de lipidios lisossémicos com incidéncia minima
estimada de 1/120.000 nascidos vivos. O amplo espectro clinico varia de um
disturbio neonatal rapidamente fatal a uma doenga neurodegenerativa
crénica de inicio adulto. O envolvimento neurolégico define a gravidade da
doenca na maioria dos pacientes, mas € tipicamente precedido por sinais
sistémicos (ictericia colestatica no periodo neonatal ou espleno ou
hepatoesplenomegalia isolada na infancia). Os primeiros sintomas
neurolégicos variam com a idade de inicio: atraso nos marcos motores do
desenvolvimento (periodo infantil inicial), problemas de marcha, quedas, falta
de jeito, cataplexia, problemas escolares (periodo infantil e juvenil tardio) e
ataxia frequentemente apds disturbios psiquiatricos iniciais (adulto).
Formato). O sinal mais caracteristico é a paralisia do olhar supranuclear
vertical. O disturbio neurologico consiste principalmente em ataxia cerebelar,
disartria, disfagia e deméncia progressiva. Cataplexia, convulsbées e distonia

S&o outras caracteristicas comuns’.
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Miglustate: medicamento disponivel na rede publica sob protocolo
especifico para o tratamento da Doenca de Gaucher. Em junho de 2019, o
miglustate foi avaliado pela CONITEC para o tratamento na Doencga de
Niemann-Pick tipo C, e houve decisdo unanime pela ndo incorporagdo do
medicamento.

No tratamento da Doenca de Niemann-Pick tipo C, o miglustate é o
farmaco utilizado com o objetivo de interferir no curso/evolu¢éo da doenca.
Seu uso tem sido empregado com o objetivo de estabilizar a doenca
neurolégica ou promover melhoras no quadro, com atenuagdo e/ou reversao
dos sintomas.

O medicamento tem indicacdo de bula para o tratamento oral da
doenca de Gaucher do tipo 1 leve a moderada, para as quais a terapia de
substituicdo enzimatica é considerada inadequada. E é também indicado para
o tratamento das manifestacbes neuroldgicas progressivas em pacientes
adultos e pediatricos com doenca de Niemann-Pick tipo C. Nao ha registro
em bula de proibicdo de uso em criangas menores que 04 anos. Consta que
para o uso em criangas menores que 12 anos, a dosagem do medicamento
deve ser ajustada pelo médico prescritor. No caso concreto, a prescrigao
atual requerida é de 250 mg/m?/dia.

O tratamento da doenca requer acompanhamento multidisciplinar
envolvendo acdes interdisciplinares dos diversos profissionais envolvidos:
medico, fonoaudidlogo, terapeuta ocupacional, fisioterapeuta, nutricionista e
enfermeiro. Como trata-se de doencga incuravel, progressiva e incapacitante,
o objetivo do tratamento € mitigar a disfuncionalidade, e com isso, melhorar a
qualidade de vida dos pacientes, e retardar a progressédo da doenca.

A indicacdo para uso regular do miglustate nos pacientes com Doenca
de Niemann-Pick Tipo C, requer ainda estudos de maior relevancia cientifica.
Apenas dois estudos avaliaram sobrevida e mortalidade associada ao uso do
miglustate. Os estudos atualmente disponiveis, ndo permitem afirmar
indubitavelmente, sobre o alcance de resposta terapéutica clinicamente

relevante, com o0 uso do miglustate pelos pacientes com alteragces
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neurolégicas decorrentes da Doenga de Niemann-Pick Tipo C.

Os pacientes e seus familiares devem ser informados de que a eficacia
do miglustate ndo esta comprovada, e que o melhor resultado possivel da
terapia € a estabilizacdo neurolégica ou progressdo mais lenta da
deterioragcdo neurologica em alguns casos. Os estudos disponiveis sugerem
que o medicamento ndo tem beneficio para sintomas colestaticos ou

sistémicos.
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