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Perfil de notas técnicas para suporte técnico-cientifico a
decisao judicial do medicamento Zolgensma®
(onasemnogeno abeparvoveque)

Profile of technical notes for scientific and technical support to judicial
decision on the Zolgensma® (onasemnogene abeparvovec)

RESUMO

Introdugdo: O aumento da judicializagdo da saude tem destacado a importéancia dos centros de avaliagdo judicial em
decisdes baseadas em evidéncias. A atrofia muscular espinhal (AME) é uma doenga neurodegenerativa caracterizada
principalmente por hipotonia muscular progressiva e alta mortalidade nos primeiros dois anos de vida. Embora o
medicamento Zolgensma® (onasemnogeno abeparvoveque) seja indicado para o tratamento da AME, seu custo
elevado e a indisponibilidade pelo sistema publico de saude brasileiro tornam o tratamento invidvel, resultando em
processos judiciais. Objetivo: Descrever o perfil das informagdes contidas nas notas técnicas (NT) disponiveis no
Sistema Nacional de Pareceres e Notas Técnicas (e-NatJus), utilizadas como apoio nas decisdes judiciais relacionadas
ao Zolgensma®. Material e Métodos: Foi realizado um estudo descritivo com dados de notas técnicas disponiveis no
e-NatJus no periodo entre setembro de 2021 a setembro de 2023. Resultados: Foram identificadas 63 notas técnicas,
sendo que uma foi excluida por se tratar de nota complementar. Das 62 NTs consideradas elegiveis para analise neste
estudo, a idade média dos participantes foi de 2,03 (+ 1,54) anos, sendo a maioria do sexo masculino. A maioria das
solicitagbes foi para tratamento de AME tipo 1 (N= 52; 82%). Destas, somente 23 atendiam a faixa etdria inferior
a 2 anos. Quanto a recomendagdo final, 14 NTs foram favordveis ao fornecimento do Zolgensma®. Conclusdo: Os
resultados revelaram o perfil das NTs baseadas em evidéncias cientificas, que subsidiam decisGes judiciais visando
minimizar impactos no orgamento da sautde. Iniciativas como o Sistema e-NatJus sdo fundamentais para acesso a esses
subsidios, embora a disseminagéo de informagdes e capacitagdes continuadas sejam necessarias. Pesquisas adicionais
sobre o impacto dos Nucleos de Avaliagédo de Tecnologias em Saude (NATS) e Nlcleos de Apoio Técnico ao Judiciario

(NATJUS) na judicializagéo da salde sdo importantes.

Palavras-chave: Avaliacdo de Tecnologias em Saude; Judicializacdo da Saude; Prética Clinica Baseada em
Evidéncias; Terapia Génica.

ABSTRACT

Introduction: The increasing judicialization of health has highlighted the importance of judicial evaluation centers
in evidence-based decisions. Spinal Muscular Atrophy (SMA) is a neurodegenerative disease characterized mainly by
progressive muscle hypotonia and high mortality in the first two years of life. Although the medication Zolgensma®
(onasemnogene abeparvovec) is indicated for the treatment of SMA, its high cost and unavailability through the
Brazilian public health system make the treatment unfeasible, resulting in legal proceedings. Objective: To describe
the profile of the information contained in the Technical Notes (TN) available in the e-NatJus System used as support
in Zolgensma® judicial decisions. Material and Methods: A descriptive study was conducted with data from technical
notes available in the National System of Opinions and Technical Notes (e-NatJus) from September 2021 to September
2023. Results: 63 Technical Notes were identified, with one excluded as a Complementary Note. Of the 62 TNs
considered eligible for analysis in this study, the mean age of the participants was 2.03 (£ 1.54) years, with the
majority being male. Most requests were for the treatment of SMA type 1 (N= 52; 82%). Of these, only 23 met
the age criteria of less than 2 years. Regarding the final recommendation, 14 TNs were favorable to the provision
of Zolgensma®. Conclusion: The results revealed the profile of technical notes based on scientific evidence, which
support judicial decisions aimed at minimizing impacts on healthcare budgets. Initiatives like the e-NatJus System
are essential for accessing these subsidies, although the dissemination of information and continuous training are

necessary. Further research on the impact of NATS and NATJUS on healthcare judicialization is important.

Key-words: Health Technology Assessment; Health’s Judicialization; Evidence-Based Practice; Genetic The-
rapy.
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INTRODUCAO

O sistema de salde brasileiro é altamente
impactado pela complexidade da judicializagdo da
salde e dos processos de prestacdo dos servigos
de salde. Esses processos vdo além da escolha de
tecnologias a serem disponibilizadas a populagdo, da
prestacdo eficiente dos servigos e do monitoramento
da evolugdo do paciente.? O direito a vida e a saude
sdo direitos fundamentais inegocidveis na Constituicdo
Federal brasileira. A partir dessa perspectiva, o Estado
é responsavel por implementar medidas publicas que
garantam o pleno exercicio desses direitos fundamentais.
Recorrer ao Poder Judiciario € uma possibilidade para
garantir o direito fundamental a salde nos casos em
que os cidaddos ndo recebem o tratamento pelo Sistema
Unico de Saude (SUS).!

As acgles judiciais em salde se tornam mais
significativas quando envolvem o tratamento de doencgas
raras e/ou ultrarraras, especialmente aquelas que
requerem terapia de alto custo e exige o uso de recursos
terapéuticos de Ultima geragdo, tal como o tratamento
para atrofia muscular espinhal (AME). A AME é uma
doenga genética grave que resulta na degeneragdo
dos neurdnios motores na medula espinhal e no tronco
encefdlico, causando atrofia e fraqueza muscular
progressiva.?3

De acordo com o Protocolo Clinico e Diretrizes
Terapéuticas da AME, as opgles terapéuticas incluem
o nusinersena e risdiplam,*> ambos de uso continuo.
Entretanto a terapia génica Zolgensma® (onasemnogeno
abeparvoveque) aprovada pela Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria (Anvisa) em agosto de 2020,¢
tem sido objeto de diversas batalhas judiciais entre
pacientes e Estado. Em dezembro de 2022, a Comissdo
Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no Sistema
Unico de Saude (Conitec) emitiu relatério com decisdo
favoravel a incorporagdo do Zolgensma® (onasemnogeno
abeparvoveque) no SUS para o tratamento de pacientes
pediatricos até 6 meses de idade com AME do tipo 1 que
estejam fora de ventilagdo invasiva acima de 16 horas
por dia.”

A elevada demanda de judicializacdo levou o
Conselho Nacional de Justiga (CNJ) a instituir em 2016
o Sistema e-NatJus, um banco nacional de pareceres
técnico-cientificos (PTCs) e notas técnicas (NTs)
elaboradas com base em evidéncias cientificas na area
da salde, emitidos pelos Nucleos de Apoio Técnico ao
Judiciario (NATJUS) e pelos Nucleos de Avaliagdo de
Tecnologias em Saude (NATS), com objetivo de subsidiar
os magistrados com informacgGes técnicas quando sdo
levados a julgar agdes que tenham como objeto o direito
a salde.?

Considerando o atual cenario de recursos
financeiros limitados e a crescente demanda judicial
por tratamentos como o Zolgensma® (onasemnogeno

abeparvoveque) para AME, é fundamental destacar
a relevancia de uma analise mais aprofundada das
NTs disponiveis para embasar as decisdes judiciais.
Atualmente, ha uma lacuna significativa de estudos que
abordem o perfil dessas NTs no apoio as decisdes dos
magistrados. Os juizes frequentemente enfrentam a
dificil tarefa de decidir sobre tratamentos de alto custo
sem um embasamento técnico-cientifico claro. Dessa
forma, pesquisas sdo essenciais para melhorar esse
processo, considerando a singularidade de cada caso e
questdes éticas, legais e de alocagdo de recursos. Nesse
contexto, o presente estudo visa descrever o perfil
das NTs relacionadas ao Zolgensma® (onasemnogeno
abeparvoveque), para tratamento de AME, disponiveis
no portal eletrénico do e-Natlus para consulta por
juizes. A anadlise dessas NTs permitira identificar padrées
e deficiéncias, contribuindo para uma tomada de decisdo
mais embasada por parte do judiciario brasileiro no que
diz respeito ao acesso a tratamentos de salde de alta
complexidade.

MATERIAL E METODOS

Trata-se de estudo descritivo com coleta retros-
pectiva de dados secundarios obtidos do Sistema e-Nat-
Jus,? cuja consulta eletrénica é publica e de livre acesso,
conduzido entre setembro a outubro de 2023.

Inicialmente, foi elaborado um formulario para
registro de coleta de dados por meio do software Re-
search Eletronic Data Capture (REDCap®),!° sistema que
permite aos pesquisadores e equipe construir seus pro-
prios instrumentos de captura eletrénica de dados, for-
necendo a obtencdo de relatérios customizados e extra-
cdo de banco de dados para analises estatistica.

Em seguida, foi realizado um levantamento de
todas as NTs com o descritivo "Zolgensma*” emitidas en-
tre setembro de 2021 e setembro de 2023. As seguintes
variaveis foram coletadas conforme descritas no docu-
mento disponibilizado pelo Sistema e-Natlus: idade,
sexo, cidade/estado, data de conclusdo, indicacdo em
conformidade com a aprovada no registro, existéncia de
evidéncias cientificas e recomendagéo.

Os dados selecionados foram tabulados, organi-
zados em distribuicdo de frequéncia e transformados em
percentuais. Foi utilizado para esta analise o software
REDCap°.°?

O estudo foi realizado pelo Nucleo de Avaliagdo
de Tecnologias em Saude sob coordenagdo da Unidade
de Gestdo da Inovacgdo Tecnoldgica em Saude, ambos do
Complexo Hospitalar da Universidade Federal do Ceara
(CH-UFC), sob gestdo da Empresa Brasileira de Servigos
Hospitalares (Ebserh).

RESULTADOS

Foram identificadas 63 NTs referentes a solici-
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tacdo por via judicial do medicamento Zolgensma“ (ona-
semnogeno abeparvoveque), dentre elas, uma foi ex-
cluida por se tratar de nota complementar (resposta aos
questionamentos do judiciario para uma nota técnica ja
emitida).

A Tabela 1 revela as principais caracteristicas
descritas nas 62 NTs consideradas elegiveis para analise
neste estudo. Os pacientes que solicitaram o Zolgensma®
(onasemnogeno abeparvoveque) tinham em média 2,03
(£ 1,54) anos de idade, sendo a maioria do sexo mascu-
lino. Observa-se na Tabela 1 uma solicitagdo expressiva
do medicamento para AME tipo 1 (N= 52; 82%).

Em relacdo ao registro na Anvisa, 49 NTs (79%)
descreveram que a indicacdo de uso estava em confor-
midade com a aprovada no registro. A emissdo de notas
técnicas foi predominantemente realizada por nucleos
especializados localizados na regido Sudeste do pais.

Em uma anadlise das NTs com diagndstico de
AME tipo 1, das 52 notas consideradas, somente em 23
0os pacientes estavam dentro da faixa etaria aprovada
pela Anvisa (idade inferior a 2 anos). Quanto ao méto-
do de diagndstico da AME tipo 1, em 19 casos (36,5%)
foi obtido por meio de teste genético molecular, em 27
(51,9%) por meio de relatério médico e em 6 casos
(11,5%) a informagdo ndo estava disponivel.

Em relacdo ao campo “indicagao de uso do refe-
rido medicamento solicitado via judicial estava de acor-
do com a indicagdo em bula”, 41 (78,8%) estavam em
conformidade com a descrigdo da bula, enquanto outras
11 NTs (21,1%) ndo atenderam a esse critério por so-
licitar o medicamento para criangas maiores de 2 anos.

Quanto a recomendacdo final das 52 NTs com
diagndstico de AME tipo 1, 15 NTs (28,8%) foram favo-
réaveis ao fornecimento do Zolgensma® (onasemnogeno
abeparvoveque), sendo 14 notas para criangas menores
que 2 anos e apenas uma nota apontou parecer favo-
ravel para uma crianga de 2 anos de idade. Outras 37
(71,1%) ndo apresentaram parecer favoravel.

DISCUSSAO

O objetivo deste estudo foi descrever o perfil
de notas técnicas disponiveis no Sistema e-Natlus
emitidas entre setembro de 2021 e setembro de 2023
para o medicamento Zolgensma® (onasemnogeno
abeparvoveque). Observou-se um aumento no numero
de notas técnicas ao longo desse periodo. Esse
crescimento reflete a complexidade e preocupagao nos
ultimos anos com a judicializagdo da saude no Brasil,
evidenciada por estudos que destacam seu impacto
financeiro sobre o sistema de saude publica.!!

Das notas técnicas analisadas neste estudo
(N= 62), aproximadamente um tergo delas apresentava
recomendagdo favoravel ao uso do medicamento
Zolgensma® (onasemnogeno abeparvoveque),
independentemente da idade do paciente, mesmo que
essa indicacdo nao estivesse em conformidade com a

bula do produto.!? Esse achado ressalta a tendéncia de
disponibilizagdo de medicamentos via judicial, mesmo
guando as indicagdes ndo estdo em conformidade com a
bula do produto.!? Sabe-se que a busca por tratamentos
de salde por meio do sistema judicial € uma realidade
cada vez mais presente, especialmente em casos de
doencas raras e/ou ultrarraras. No entanto, essa pratica
suscita questdes complexas, especialmente no que diz
respeito a disponibilidade de recursos e a eficacia dos
tratamentos solicitados.!!3

Considerando as notas que envolvem o
diagndstico de AME tipo 1 e a faixa etaria inferior a 2
anos, observa-se que a maioria dos diagndsticos foi
pautado em relatérios médicos e/ou testes genéticos.
Esses achados confirmam a importancia dos relatérios
meédicos e dos testes genéticos no diagndstico da AME
tipo 1, fornecendo evidéncias cruciais para justificar o
tratamento, detalhando a condicdo médica, a gravidade
da doenca e a urgéncia do tratamento. A apresentagdo
de um laudo médico, fundamentado na medicina
baseada em evidéncias, comprovando a necessidade do
tratamento é um dos requisitos necessarios para orientar
as decisOes judiciais sobre o acesso aos cuidados de
salide adequados para pacientes com AME tipo 1.t

Em relagdo a evidéncia cientifica, constatou-
se que foi apresentada em quase todas as demandas
judiciais analisadas nesta pesquisa. Esse resultado
mostra que, devido ao aumento da judicializagdo
da salde, o Judicidrio reconheceu a importancia
de fundamentar suas decisdes na melhor evidéncia
disponivel, visando evitar influéncias da indUstria
farmacéutica ou de prescricdes médicas arbitrarias.
Essa pratica contribui para uma tomada de decisdo mais
fundamentada e justa no contexto da judicializagdo da
SaL’]de.13’16’17

Os resultados de nossa pesquisa apontaram
que, em aproximadamente um tergo das NTs, houve
uma recomendagdo favoravel, baseada em critérios
técnicos e evidéncias cientificas. Esse resultado destaca
a importancia da elaboragdo de documentos técnicos
baseados em evidéncia cientifica para auxiliar o Poder
Judiciario na tomada de decisGes acerca de tecnologias
em salde.'®1% Nesse contexto, € relevante ressaltar o
papel desempenhado pelos NATJUS e pelos NATS, os
quais emitem pareceres técnicos por meio de analises
minuciosas de cada caso, levando em consideragao os
dados disponiveis em processos judiciais.!®

Este estudo também mostrou que os NATIUS
responsaveis pela produgdo das notas técnicas sdo
predominantemente da regido Sudeste, ressaltando
a necessidade premente de expandir a capacitagdo e
fortalecimento de nucleos especializados em outras
regiGes do pais. Diante desse cenario, fica evidente
a necessidade de uma abordagem mais integrada e
colaborativa entre os diversos atores envolvidos no
processo de judicializagdo da saude. A disseminagdo de
informacdes e a proposicao de programas de capacitagdo
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Tabela 1: Caracteristicas gerais das 62 Notas Técnicas, Sistema e-NatJus.

Variavel

N= 62 Frequéncia (%)

Idade

Sexo
Masculino
Feminino

Classificagdo da doenca
AME tipo 1
AME tipo 2
Ndo informada

Ano de solicitagao
2021
2022
2023**

Estado do demandante
Sdo Paulo
Distrito Federal
Minas Gerais
Parana
Mato Grosso
Rio Grande do Sul
Espirito Santo
Pernambuco
Mato Grosso do Sul
Tocantins
Para
Rio Grande do Norte

Tratamento prévio com nusinersena ou risdiplam
Indicacdo de uso aprovada pela Anvisa
Evidéncia cientifica descrita na NT

Recomendacédo
Favoravel
Nado favoravel

2,03 + 1,54%

35 56,5
27 43,5
50 82,0
5 8,2
7 11,2
9 14,5
25 40,3
28 45,1
24 38,7
11 13,4
5 8,0
3 4,8
3 4,8
3 4,8
3 4,8
2 3,2
2 3,2
1 1,6
1 1,6
1 1,6
4 7,3
49 79,0
57 93,4
17 27,4
45 72,6

*Média + desvio padrdo; **até setembro de 2023.

sao essenciais para qualificar os magistrados a tomar
decisGes mais embasadas em questdes de saude.!®

A acdo judicial é uma forma que a populagdo
encontra para garantir o direito de acesso a saude, em
especial para aqueles medicamentos de alto custo e
ainda ndo disponibilizados no Sistema Unico de Salde
(SUS).t1114 Cabe salientar que a individualizagdo dos
servigos do SUS merece ampla discussao, uma vez que
o orgamento é limitado e quando é onerado a assisténcia
coletiva pode ficar comprometida, interferindo nas
politicas de salude.8-20

Algumas limitagdes foram encontradas durante
a coleta dos dados, tais como: limitagdo da base
de dados devido a falta de precisdo nos relatorios;
informagOes ausentes ou duplicadas; e uma atualizagao
no sistema que resultou na indisponibilidade de algumas
notas técnicas. E importante ressaltar que este estudo
se baseou somente em dados publicos disponiveis na
plataforma e-Natlus, e que este estudo priorizou um
medicamento para tratamento da AME, portanto, os

resultados ndo podem ser generalizados para todos os
tratamentos disponiveis.

CONCLUSAO

Os resultados deste trabalho permitiram
conhecer o perfil das notas técnicas baseadas em
evidéncias cientificas. E evidente que a emissdo destes
documentos técnicos visa fornecer subsidios para as
decisdes judiciais, buscando minimizar o impacto no
orcamento destinado a salde ao embasar as decisdes
em evidéncias cientificas.

Diante dos resultados obtidos, fica notdrio que
iniciativas como o Sistema e-NatJus sdao importantes para
fornecer acesso a esses subsidios técnicos e cientificos
aos magistrados, permitindo decisdes mais embasadas
e justas no campo da saude. No entanto, a disseminagao
de informacdes e a realizacdo de capacitagdes continuas
para esses nucleos podem gerar resultados cada vez
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Tabela 2: Caracteristicas gerais das 52 Notas Técnicas com diagnostico de AME 1 e faixa etdria menor

que 2 anos, Sistema e-NATJus.

Variavel N= 52 Frequéncia(%)
Sexo
Masculino 29 55,8
Feminino 23 44,2
Meio de comprovagdo do diagndstico de AME
Relatorio médico 27 51,9
Teste genético 19 36,5
N&o informado 6 11,5
Indicacdo de uso aprovada pela Anvisa
Sim 41 78,8
N&o* 11 21,1
Evidéncia cientifica descrita na NT 49 94,2
Recomendacgao
Favoravel 15 28,8
N&o favoravel 37 71,1

*N&do atenderam a este critério por solicitar o medicamento para criangas maiores de 2 anos.

mais robustos.

Pesquisas adicionais com foco na analise
critica de notas emitidas por nucleos especializados sao
relevantes para ampliar o entendimento sobre o impacto
dos NATS e NATJUS na judicializacdo da saude.
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