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Instituto Nacional da Atrofia Muscular Espinhal

Associacao sem fins lucrativos, baseada em trabalho voluntario;
Busca de tratamento e cuidados adequados para todos os pacientes com AME no Brasil;

Missao: atuar para possibilitar que todos tenham diagndstico rapido e acesso aos tratamentos para
AME no Brasil da forma mais veloz e eficaz possivel.

Universo Coletivo AME
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Cenario dos Pacientes AME por Tipo no Brasil (07/2021): Institth Nacional da Atrofia Muscular Espihal

Outros (1%)

N/D (5%)

Tipo 3 (24%)

Tipo 1 (35%)

Tipo 2 (34%)



Instituto Nacional da Atrofia Muscular Espinhal

> 168 pacientes com idade até 2 anos (independente do tipo);
> 750 pacientes tratados com nusinersena (mais de 50% da populacao total AME)

> 52 pacientes no Brasil que ja receberam Zolgensma (mais de 30% da populacao alvo da bula).

Desses, quase 70% receberam do
Poder Publico pela via judicial



Instituto Nacional da Atrofia Muscular Espinhal

Aprovados pela ANVISA:
> Spinraza (nusinersena): aplicacao intratecal, a cada 4 meses, pelo resto da vida
> Evrysdi (risdiplam): via oral, uso diario, pelo resto da vida

> Zolgensma (via intravenosa, dose unica)
Todos os 3 tratamentos regularizam a producao da proteina SMN no organismo
Nenhum dos tratamentos é a cura, mas todos conseguem impedir a progressao da doenca
Quando mais cedo inicia, melhores os resultados (independente do medicamento)

Melhor cenario para todos (paciente, familia, médicos, sistema de saude) é ter os 3 tratamentos disponiveis no
SUS no momento do diagndstico, para que familia + médico possam escolher o melhor tratamento para aquele
caso concreto e iniciar o mais cedo possivel, e que o Governo possa ter o preco negociado da melhor forma e a
otimizacao dos resultados através da reducao de outros custos relacionados a doenca.



Instituto Nacional da Atrofia Muscular Espinhal

> Aprovacao ANVISA
> Precificacao CMED

> Submissao dossié CONITEC:
1. Relatério Preliminar
Consulta Publica

Relatério final — 180 dias

Decisao do Secretdrio SCTIE

I

Publicacao do PCDT — 180 dias

Dispensacao aos pacientes
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Instituto Nacional da Atrofia Muscular Espinhal

Aprovacao ANVISA

Precificacdo CMED

Incorporado ao SUS

RS 500 mil frasco
RS 3 MM 12. Ano
RS 7,5MM em 4 anos

RS 342 mil frasco (PF)
RS 2,1MM 12. Ano
RS 5,1MM em 4 anos

RS 160 mil frasco
RS 960 mil 12. Ano
RS 2,4AMM em 4 anos

v

REDUCAO DE 68% NO PRECO

UusSD 2,1 MM
RS 9 MM dose Unica

Etapa estagnada

(CMED “aprovou” RS 2,8 MM
preco lista)

27?7



Instituto Nacional da Atrofia Muscular Espinhal

> Melhor cenario para todos é ter os 3 tratamentos disponiveis no SUS no momento do diagnéstico:
> Familia + médico possam escolher o melhor tratamento para aquele caso concreto e ter o melhor
resultado
> Governo possa ter o preco negociado da melhor forma e a otimizacao dos recursos.

> |Indefinicao CMED (Conselho de Ministros):

> Prejudica pacientes e familias, que precisam recorrer a Justica (lentidao!), o que faz com que as criancas
recebam o tratamento tardiamente e nao tenham os melhores resultados possiveis, que teriam caso
tivessem sido tratadas imediatamente apds o diagndstico.

> Prejuizo para o Governo federal, que continua pagando preco cheio do Zolgensma no fornecimento via
judicial e ndao reduz custos acessorios gue economizaria se as criancas fossem tratadas imediatamente

apos o diagnostico.
> Impossibilita submissao de dossié para incorporacao ao SUS



Instituto Nacional da Atrofia Muscular Espinhal

> |ncorporacgao via Projeto de Lei x Fluxo de incorporacao via Conitec

> Apoio parlamentar para dar fluxo e “resolver” o preco lista CMED:

> Conselho de Ministros:
> Saude, Casa Civil, Economia, Justica.

> Ultima instancia



