Nota Técnica 74174

Data de conclusao: 29/04/2022 15:23:41

Paciente

Idade: 11 anos
Sexo: Feminino

Cidade: Parai/RS

Dados do Advogado do Autor

Nome do Advogado: -
Numero OAB: -

Autor esta representado por: -

Dados do Processo

Esfera/Orgao: Justica Federal

Vara/Serventia: 1? Vara Federal de Bento Goncalves

Tecnologia 74174

CID: Q87.1 - Sindromes com malformagdes congénitas associadas predominantemente com
nanismo

Diagnéstico: Sindromes com malformagdes congénitas associadas predominantemente com
nanismo

Meio(s) confirmatério(s) do diagnéstico ja realizado(s): laudo de avaliacao genética e laudo
médico

Descricao da Tecnologia

Tipo da Tecnologia: Medicamento
Registro na ANVISA? Sim
Situacao do registro: Valido

Nome comercial: -

Pagina 1 de 6



Principio Ativo: SOMATROPINA

Via de administracao: SC

Posologia: somatropina 12 Ul/2mL, aplicar 0,8 mL, SC, 1x a noite, uso continuo.
Uso continuo? Sim

Duracao do tratamento: dia(s)

Indicacao em conformidade com a aprovada no registro? N&o

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: SOMATROPINA

Descrever as opcoes disponiveis no SUS e/ou Saude Suplementar: nao ha
Existe Genérico? Sim

Existe Similar? Sim

Descrever as opcdes disponiveis de Genérico ou Similar: Vide a tabela CMED

Custo da Tecnologia

Tecnologia: SOMATROPINA

Laboratério: -

Marca Comercial: -

Apresentacao: -

Preco de Fabrica: -

Preco Maximo de Venda ao Governo: 198,58

Preco Maximo ao Consumidor: -

Custo da Tecnologia - Tratamento Mensal

Tecnologia: SOMATROPINA

Dose Diaria Recomendada: -
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Preco Maximo de Venda ao Governo: -
Preco Maximo ao Consumidor: -

Fonte do custo da tecnologia: -

Evidéncias e resultados esperados

Tecnologia: SOMATROPINA

Evidéncias sobre a eficacia e seguranca da tecnologia: O horménio do crescimento (do
inglés, growth hormone ou GH) é um polipeptidio produzido e secretado por células
especializadas localizadas na hipofise anterior, cuja principal funcdo é a promocgao do
crescimento e desenvolvimento corporal; além disso, participa da regulacao do metabolismo de
proteinas, lipideos e carboidratos. O hormédnio do crescimento humano recombinante
(somatropina) esta disponivel desde 1985, logo apds o GH de hipofises humanas cadavéricas
ter sido retirado de uso devido a sua associagcado com a transmisséo da doenca de Creutzfeldt-
Jakob (5). A somatropina é produzida pela tecnologia do DNA recombinante e possui uma
sequéncia idéntica a do GH humano (6).

Revisdo sistematica e meta-analise, publicada em 2020, avaliou a eficacia e seguranca do
tratamento com somatropina em pacientes com diagnéstico de Sindrome de Prader-Willi (7).
Foram incluidas criancas e adolescentes com diagnostico de Sindrome de Prader-Willi,
independentemente de apresentarem deficiéncia de horménio de crescimento. Foram
identificados 16 ensaios clinicos randomizados, com os mais diversos desfechos clinicos. O
tratamento com somatropina aumentou a estatura dos participantes (1,67 desvio-padréo),
enquanto que reduziu o indice de massa corporal (-0,67 desvio-padrdo) e a proporcao de
massa gorda (-6,5%) em comparag¢dao com o grupo controle. O impacto persistiu mesmo em
criangas maiores de 3,5 anos de idade. A relevéancia clinica de tais achados é, contudo, incerta.
E digno de nota um ensaio clinico randomizado, controlado por placebo, que avaliou o impacto
da somatropina na qualidade de vida relacionada a saude de criancas e adolescentes, de 6 a
14 anos de idade (8). Para isso, 26 criancas foram randomizadas (1:1) em dois grupos
(somatropina e controle). Depois de dois anos de tratamento, a somatropina foi oferecida a
todos os participantes e manteve-se seu acompanhamento trimestral por 11 anos.
Somatropina, depois dos dois anos de tratamento, foi responsavel pela melhora na qualidade
de vida relacionada a saude, no dominio fisico (P<0,05) e social (P=0,05), sem modificar os
dominios familia e emocdes. Seus pais reportaram diferencas nos dominios fisico (P<0,01) e
emocional (P<0,05). Depois dos dois anos de tratamento, tanto os pacientes quanto seus
familiares ndo reportaram novas mudancas.

Analise critica, realizada pelo governo canadense, incluiu os estudos descritos acima (9).
Considerou-se que as evidéncias identificadas, predominantemente estudos néao
randomizados e com reduzida qualidade de metodolégica, ndo séo consistentes o bastante
para garantir eficacia e a seguranca da somatropina em crian¢as com diagnostico de Sindrome
de Prader-Willi - em particular, nos desfechos de modificacdo da proporcédo de massa gorda
(8,10-13), de estatura (10), de massa muscular (12), de fome excessiva (11), de cognicao
(11,13,14), de glicemia e de insulinemia (10), de desordens do sono (15). Destacou-se,
também, que a maioria dos estudos descritos ndo avaliou a seguranca do uso de somatropina
nesse contexto. Nessa linha, uma sintese de evidéncias do governo britanico apontou a
necessidade de evidéncia de melhor qualidade metodolégica para embasar a prescricao de
somatropina em criancas com diagnostico de Sindrome de Prader-Willi (16).
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Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia: indeterminado

Recomendacoes da CONITEC para a situacao clinica do demandante: N&o avaliada

Conclusao

Tecnologia: SOMATROPINA
Conclusao Justificada: Nao favoravel

Conclusao:

Com base na literatura disponivel atualmente, resta-nos incertezas quanto a eficacia e a
seguranca da somatropina no tratamento de criangas com diagnostico de Sindrome de Prader-
Willi. Desta forma, ndo se pode afirmar que o tratamento pleiteado resultarda em algum
beneficio para a parte autora e, da mesma forma, se acarretara em algum risco para sua saude
na forma de eventos adversos.

Ha evidéncias cientificas? Sim

Justifica-se a alegacao de urgéncia, conforme definicao de Urgéncia e Emergéncia do
CFM? Nao
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NatJus Responsavel: RS - Rio Grande do Sul

Instituicao Responsavel: TelessaudeRS-UFRGS
Nota técnica elaborada com apoio de tutoria? Nao

Outras Informacodes: Conforme consta em laudo de médica endocrinologista pediatrica
(Evento 1, LAUDOS5, Pagina 1), a parte autora, com 9 anos de idade, possui diagnostico de
Sindrome de Prader-Willi. Com vistas a "melhora da relacdo entre a massa magra e a massa
gorda", com intuito de reduzir risco cardiovascular, foi prescrito somatropina a parte autora,
farmaco pleiteado em processo.

A Sindrome de Prader-Willi é uma doencga genética, causada pela auséncia de expresséo de
genes especificos localizados no brago longo do cromossomo 15 (1,2). Trata-se de uma
doenca rara, que acomete entre 350 e 400 mil individuos ao redor do mundo. Nos Estados
Unidos, a prevaléncia € de um nascimento a cada 16.062 a 25.000 nascidos vivos (3). Em
lactentes, os achados mais proeminentes séo hipotonia e dificuldades de alimentagcédo (1). Em
criancas e adultos, as caracteristicas clinicas primarias sao hiperfagia (ou seja, ingestao
exagerada de alimentos) e, com isso, obesidade de inicio precoce. De fato, a Sindrome de
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Prader-Willi é a principal causa de obesidade sindromica. Além disso, caracteriza-se por
hipogonadismo, por atraso no desenvolvimento e por alteracdes especificas em tracos faciais.
O tratamento se da por equipe multidisciplinar com o objetivo de controlar o ganho de peso e
monitorar doencgas associadas (1.4). Deficiéncia de horménio de crescimento é frequente em
pacientes com diagnéstico de Sindrome de Prader-Willi. Por esse motivo, somatropina &
comumente utilizada no tratamento de criangas com diagnoéstico de Sindrome de Prader-Willi.
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