PORTARIA N2 1.297, DE 11 DE JUNHO DE 2019

Institui projeto piloto de acordo de compartilhamento de risco para incorporagdo de tecnologias em saude, para
oferecer acesso ao medicamento Spinraza (Nusinersena) para o tratamento da Atrofia Muscular Espinhal (AME 5q)
tipos Il e 1ll no ambito do Sistema Unico de Satde - SUS.

O MINISTRO DE ESTADO DA SAUDE, no uso das atribui¢des que lhe conferem os incisos | e Il do paragrafo Unico do
art. 87 da Constituicao, e

Considerando que as Atrofias Musculares Espinhais (AME) sdo doencgas genéticas caracterizadas por fraqueza e
atrofia musculares progressivas, oriundas da degeneracdo de neurdnios motores;

Considerando que a AME é causada por mutagGes no gene SMN1, localizado no cromossomo 5 (AME 5q). AME 5q é
a principal causa genética de mortalidade infantil e impacta gravemente os individuos acometidos em termos de
morbidade;

Considerando que a AME 5q é dividida em subtipos (Tipos 0, I, I, lll e IV), sendo o primeiro de maior gravidade e o
ultimo, menos agressivo, com manifestacdo tardia e perda de funcdo motora gradativa;

Considerando que o medicamento Spinraza (Nusinersena) € indicado para tratamento da AME 5q e que o uso da
medicacdo baseia-se tanto nos resultados dos estudos clinicos, como no mecanismo de acdo do medicamento, que
atua especificamente na patogénese comum a todos os pacientes;

Considerando que atualmente o Spinraza (Nusinersena) € o Unico tratamento para AME 5q aprovado no Brasil;

Considerando que ja foi incorporado o medicamento Spinraza (Nusinersena) no SUS para pacientes com AME 5q Tipo
I, sem necessidade de suporte ventilatério invasivo permanente (Portaria n2 24/SCTIE/MS, de 24 de abril de 2019),
consoante recomendac¢do da Comissdo Nacional de Incorporac¢do de Tecnologias no SUS (CONITEC);

Considerando que os pacientes com AME 5q Tipos Il e lll ndo foram contemplados na Portaria n2 24/SCTIE/MS, de
24 de abril de 2019;

Considerando que a maioria das agéncias de Avaliacdo de Tecnologias em Saude (ATS) no Mundo recomenda o uso
do Spinraza (Nusinersena) para o tratamento da AME 5q Tipos |, Il e Ill, mediante o estabelecimento de rigidos
critérios de elegibilidade, que incluem idade de inicio dos sintomas, idade de inicio do tratamento e auséncia de
ventilagdo mecanica permanente;

Considerando que as evidéncias cientificas que atestaram a eficacia e seguranca do Spinraza (Nusinersena) para os
pacientes com AME 5q Tipos Il e lll apresentam algumas incertezas, em funcdo de um menor nimero de pacientes
avaliados; e

Considerando a necessidade de orientar e coordenar agées especificas sobre acordo de compartilhamento de risco
entre o Ministério da Saude e a empresa farmacéutica fornecedora do medicamento Spinraza, para oferecer acesso
ao tratamento da Atrofia Muscular Espinhal (AME 5q) Tipos Il e Ill no &mbito do Sistema Unico de Saude (SUS),
resolve:

Art. 12 Fica instituido o projeto piloto de acordo de compartilhamento de risco para incorporacao de tecnologias em
saude, para oferecer acesso ao medicamento Spinraza (Nusinersena) para o tratamento da Atrofia Muscular Espinhal
(AME 5q) Tipos Il e lll no ambito do Sistema Unico de Saude (SUS).



Pardgrafo unico. Para fins desta Portaria, considera-se acordo de compartilhamento de risco para incorporagao de
tecnologias em saude o instrumento celebrado entre o Ministério da Saude e a empresa farmacéutica fornecedora
de medicamento, em razdo de incertezas quanto:

| - ao custo/efetividade do medicamento incorporado ao SUS em condicBes reais; e

Il - a estimativa de consumo, considerando a quantidade de comprimidos/doses e o impacto orcamentario.

Art. 22 S3o objetivos do projeto piloto de que trata esta Portaria:

| - possibilitar, mediante acordo de compartilhamento de risco, a incorporacdo do medicamento Spinraza
(Nusinersena) para o tratamento da Atrofia Muscular Espinhal (AME 5q) Tipos Il e Il no ambito do SUS;

Il - promover o equilibrio do custo do medicamento para o SUS;
Il - coletar evidéncias adicionais sobre o uso do medicamento em condicdes reais;
IV - possibilitar a reavaliagdo da incorporac¢do da tecnologia diante das evidéncias adicionais;

V - subsidiar a edicdo de futura norma geral acerca do acordo de compartilhamento de risco para incorporacao de
tecnologias em saude no ambito do SUS; e

VI - fomentar pesquisa da Atrofia Muscular Espinhal (AME 5q) Tipos Il e Ill para orientar politicas publicas de saude
no ambito do SUS.

Art. 32 O acordo de compartilhamento de risco, a ser pactuado com a empresa farmacéutica, devera conter:
| - a reducdo de preco do medicamento;

Il - a descricdo da doenca e critérios de elegibilidade dos subgrupos de pacientes beneficiados no acordo de
compartilhamento de risco;

Il - a defini¢do dos critérios de desfechos de saude esperados e dos parametros de efetividade clinica;

IV - o nimero maximo de pacientes por ano que receberdo a tecnologia com custeio do Ministério da Saude,
fundamentado por critérios epidemioldgicos e/ou estimativa de demanda, com a previsdo de que, excedido esse
numero, a empresa farmacéutica arcara com o custo do medicamento para os demais pacientes;

V - a definicdo dos critérios de interrupcdo do fornecimento do medicamento para os pacientes que nao
apresentarem os desfechos de satde esperados, no horizonte de tempo definido a priori, de acordo com as melhores
evidéncias cientificas disponiveis; e

VI - a definicdo da periodicidade da avaliagdo dos parametros de efetividade clinica, de acordo com as melhores
evidéncias cientificas disponiveis.

Paragrafo Unico. A definicdo dos termos e condi¢Ges do compartilhamento de risco de que trata o caput devera ser
devidamente motivada por manifestacdo da Secretaria de Ciéncia, Tecnologia, Inovagdo e Insumos Estratégicos em
Salde (SCTIE/MS) que apresente os fundamentos técnicos para os critérios utilizados.

Art. 42 Os pacientes terdo acesso ao medicamento Spinraza em centros de referéncia para o tratamento da AME 5q,
com a disponibilizagao de cuidados multidisciplinares.



Paragrafo Unico. Os centros serdo selecionados pela SCTIE/MS entre os Servigcos de Referéncia em Doengas Raras e
os Hospitais Universitarios Estaduais e Federais.

Art. 52 O monitoramento dos pacientes e a avaliagdo dos desfechos clinicos nos centros de referéncia serdo
coordenados por instituicdo de pesquisa indicada pela SCTIE/MS, observados os termos acordados entre o Ministério
da Salude e a empresa farmacéutica.

Paragrafo Unico. Cabera a SCTIE/MS acompanhar e fiscalizar as atividades realizadas pela instituicdo de pesquisa de
que trata o caput.

Art. 62 As evidéncias adicionais produzidas por meio deste projeto piloto de acordo do compartilhamento de risco
deverdo ser submetidas, em até 3 anos, a Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no SUS - CONITEC, para
reavaliacdo da incorporacdo do medicamento Nursinersena para o tratamento da AME 5q, no ambito de sua
competéncia de assessorar o Ministério da Salude na incorporagdo de tecnologias no SUS.

Art. 72 A Secretaria de Ciéncia, Tecnologia, Inovacdo e Insumos Estratégicos para a Satde (SCTIE/MS) devera realizar
avalia¢Oes periddicas deste projeto piloto, com o objetivo de subsidiar a futura edicdo de norma geral acerca do

compartilhamento de risco para incorporacdo de tecnologias em saide no ambito do SUS.

Art. 82 Esta portaria entra em vigor na data de sua publicacdo.
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