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Resumo

Em abril de 2019, foi assinada a portaria de incorpora¢do do medicamento
nusinersena no Sistema Unico de Satide (SUS). E o medicamento mais caro ja
incorporado ao SUS, para uso no tratamento de atrofia muscular espinhal 59
tipo I. A incorporagdo é referida como um marco na tomada de decisdo sobre
novas tecnologias no SUS, a ser viabilizada por meio de acordo de partilha de
risco. O trabalho discute o processo de incorporacdo do nusinersena, desta-
cando aspectos contextuais, temporais e técnicos, além de possiveis consequén-
cias para a institucionalizacdo da avaliacao de tecnologias em saiide (ATS) no
SUS. Seguiu método exploratério, com revisdo de informacoes puiblicas pro-
duzidas pela Comissao de Incorporacdo de Tecnologias no SUS (CONITEC)
e busca em bancos de dados governamentais de precos e compras. Foi produ-
zida linha temporal descrevendo os pontos-chave do processo de incorporagao.
Houve dois pedidos de incorporacdao do medicamento. O primeiro, submeti-
do pela Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos (SCTIE) do
Ministério da Saiide, negado por unanimidade, em novembro de 2018. Se-
guiu-se o pedido do Secretdrio da SCTIE a Advocacia-Geral da Unido (AGU),
para que pudesse decidir de forma contrdria a recomendacdo do plendrio da
CONITEC. A AGU recomendou uma nova submissdo, feita pela empresa
produtora e aprovada por unanimidade, em marco de 2019. Nao houve acrés-
cimo de novas evidéncias ou reducdo de preco que justificassem a mudanca
de decisao. Nao foram identificados os elementos constituintes do acordo de
partilha de risco. Sao sinalizados problemas de transparéncia e accountabi-
lity, bem como riscos ao processo de institucionalizacdo da ATS que vinha em
curso no SUS.
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Introdugéao

Em abril de 2019, a assinatura da Portaria de incorpora¢io do medicamento nusinersena no Sistema
Unico de Satide (SUS) mereceu sessio solene no Senado Federal, ganhando destaque na midia e nas
paginas governamentais. Essa incorporacdo é referida como um marco no tratamento das doencas
raras, a ser viabilizada com uma nova modalidade de aquisicéo, a partilha de riscos. Por intermédio
desse modelo contratual, Estado e fornecedor concordam que a importancia a ser paga pela tecnologia
dependera das evidéncias de mundo real, coletadas com base na pratica clinica 1.

O nusinersena (Spinraza, Biogen Brasil Produtos Farmacéuticos Ltda.) é destinado ao tratamento
da atrofia muscular espinhal (AME), doenca neuromuscular de origem genética recessiva rara, com
incidéncia de 1:10.000 nascidos vivos e prevaléncia estimada de 1-2:100.000 pessoas 2. Causada por
mutacdes do gene SMIN1 no cromossoma 5, a AME é caracterizada pela degenera¢ido dos neuronios
motores da medula espinhal e tronco encefélico, conduzindo a atrofia e paralisia progressivas e neces-
sidade de suporte ventilatorio, nas suas formas mais graves 3. Tem cinco fenétipos clinicos — 0, I, IT, IIT
e IV — em termos de seu inicio de apresentacio e gravidade. O tipo I, para o qual houve incorporagao
no SUS, corresponde a cerca de 60% dos casos, com manifestacao precoce dos sintomas, usualmente
nos primeiros seis meses e elevada mortalidade até dois anos de idade 4. A posologia recomendada
para qualquer idade, area ou peso corporal corresponde a 12mg por via intratecal (seis doses no
primeiro ano e trés doses de manutencdo subsequente), com critérios também definidos para a des-
continuacdo da terapéutica.

E um medicamento registrado no pais em 2017 5. Seu custo é muito elevado e, até abril de 2019,
as compras decorriam de judicializacdo dos entes governamentais.

Desde a Lei ne 12.410/2011 6, a avaliacdo para a incorporacio de tecnologias no SUS é realizada
pela Comissao Nacional de Incorporacio de Tecnologias (CONITEC), que tem a funcdo regimental
de assessorar o Ministério da Satide nestas decisdes. Essa avaliacdo deve seguir critérios definidos em
lei, sendo exigidos, dentre outros, registro valido na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa),
apresentacdo de evidéncias cientificas de eficacia, seguranca e custo-efetividade, exame do impacto
orcamentario e preco fixado pela Camara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos (CMED) da
Anvisa, no caso de medicamentos. Uma recomendacio preliminar é submetida a consulta publica,
embora o regimento legal — Decreto no 7.646/2011 7 — preveja situacdes onde esta seja substituida por
um processo administrativo simplificado. Ap6s a apreciacdo das contribuicdes, a recomendacao final
do plenério é submetida ao secretario da Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos do
Ministério da Satide (SCTIE/MS) para a decisio 67.

O estudo discute o processo de incorpora¢do do nusinersena, destacando aspectos contextuais,
temporais e técnicos, além de possiveis consequéncias para a institucionaliza¢ao da avaliacdo de tec-
nologias no SUS.

Métodos

Estudo exploratdrio, de carater retrospectivo, que utilizou apenas dados de fontes publicas.

Extraiu-se do Sistema Integrado de Administracdo de Servicos Gerais (SIASG) o ndmero de com-
pras, quantidades adquiridas, precos unitarios praticados e valores dos gastos contratados referentes
as compras de nusinersena no periodo de janeiro de 2017 a abril de 2019, com vistas a consolidar os
gastos federais com o medicamento até sua incorporacido pelo SUS.

Os precos maximos de venda ao governo (PMVG), desde o registro sanitario do medicamento
no pais, foram obtidos nas tabelas mensais disponibilizadas pela CMED (http://portal.anvisa.gov.br/
listas-de-precos).

Os registros das demandas de incorporagao, relatérios técnicos de recomendagéo e contribui¢des
as consultas publicas foram levantados no website da CONITEC (http://conitec.gov.br). Adicional-
mente, realizou-se busca por literatura cinzenta nas paginas eletronicas do Executivo e Legislativo
federais. Usando-se analise temética dos contetidos, buscamos mapear a evolu¢ao temporal e justi-
ficativas relacionadas ao processo de incorporacdo. Foi elaborada uma linha de tempo contendo os
principais eventos deste processo.
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Para estabelecer comparacdo quantitativa, foram contabilizadas todas as contribui¢des de todas
as consultas publicas relativas aos relatérios com parecer favoravel de incorporacao pela CONITEC
de janeiro de 2012 a abril de 2019.

Resultados

O registro do nusinersena no Brasil foi obtido em agosto de 2017, para as populacdes pediatrica e
adulta e todos os tipos de AME 5. Compras desse medicamento estdo registradas no SIASG desde
janeiro de 2018 (Tabela 1), todas para atendimento a demandas judiciais. Em 2018, foram contratadas
69 compras, para a aquisicdo de 496 unidades; em 2019, até 28 de abril, oito compras, corresponden-
tes a 118 unidades. Ao final dos 16 meses, em exame foram gastos pelo Governo Federal cerca de R$
143 milhoes, para o suprimento de 614 frascos do medicamento, o que corresponderia ao tratamento
inicial de 102 pacientes, caso estivessem todos no primeiro ano de uso. Hd uma tendéncia de aumento
de unidades compradas e de diminuicdo no nimero de compras.

O primeiro PMVG foi atribuido na tabela CMED de novembro de 2017 8. Em abril de 2018, foi
majorado em 2,09% °. Em outubro de 2018, ocorreu reducdo de 1,09% no PMVG 19, que vigorou inal-
terado até marco de 2019. Em abril de 2019, 0 PMVG com ICMS de 0% foi de R$ 247.399,94 (+4,33%),
e ndo ha registro de valor para PMVG sem impostos 1. Em maio de 2019, o PMVG com ICMS de
0% se manteve inalterado, e aparece valor de PMVG sem impostos de R$ 220.892,77 12 (Tabela 2).
O preco médio mensal pago nas compras governamentais em 2018 foi de R$ 238.576,25, caindo a
R$ 209.117,13, em 2019, antes mesmo da incorporacio (Tabela 1).

Tabela 1

Numero de compras federais e de unidades adquiridas, gastos contratados e preco médio ponderado (PMP) mensal do
nusinersena, de janeiro de 2018 a abril de 2019.

Ano/Més Compras Unidades Gasto contratado PMP mensal
adquiridas (R$ correntes) (R$ correntes)
2018
Janeiro 2 12 2.798.822,04 233.235,17
Fevereiro 2 12 3.586.249,44 298.854,12
Marg¢o 10 56 13.698.773,88 244.620,96
Abril 10 57 14.377.276,50 252.232,92
Maio 2 12 3.025.978,08 252.164,84
Junho 8 48 12.320.974,14 256.686,96
Julho 7 38 9.570.123,19 251.845,35
Agosto 5 78 19.819.377,12 254.094,58
Setembro 0 0 - -
Outubro " 71 15.764.515,27 222.035,43
Novembro 3 67 13.981.309,89 208.676,27
Dezembro 9 45 9.390.421,95 208.676,04
Subtotal 69 496 118.333.821,50 238.576,25
2019
Janeiro 7 35 7.355.692,75 210.162,65
Fevereiro 0 - -
Marc¢o 0 0 - -
Abril 1 83 17.320.128,75 208.676,25
Subtotal 8 118 24.675.821,50 209.117,13
Total 77 614 143.009.643,00 232.914,73

Fonte: Sistema Integrado de Administracdo de Servigos Gerais (SIASG), 2018-2019.
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Tabela 2

Preco maximo de venda ao governo (PMVG) do medicamento nusinersena (frasco ampola 5mL, 2,4mg/mL) disposto nas
tabelas mensais da Camara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos (CMED), Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria
(Anvisa), 2017-2019.

Ano/Més PMVG com ICMS 0% PMVG com ICMS 20%
2017
Agosto * - -
Setembro - -
Outubro - -
Novembro ** 234.837,73 302.797,58
Dezembro 234.837,73 302.797,58
2018
Janeiro 234.837,73 302.797,58
Fevereiro 234.837,73 302.797,58
Marc¢o 234.837,73 302.797,58
Abril *** 239.745,83 309.126,05
Maio 239.745,83 309.126,05
Junho 239.745,83 309.126,05
Julho 239.745,83 309.126,05
Agosto 239.745,83 309.126,05
Setembro 239.745,83 309.126,05
Outubro # 237.132,15 305.756,00
Novembro 237.132,15 305.756,00
Dezembro 237.132,15 305.756,00
2019
Janeiro 237.132,15 305.756,00
Fevereiro 237.132,15 305.756,00
Marc¢o 237.132,15 305.756,00
Abril *** 247.399,94 ## 318.995,23
Maio 247.399,94 ### 318.995,23

ICMS: Imposto sobre Circulacdo de Mercadorias e Servicos.

* Més de registro do medicamento pela Anvisa;

** Més de primeira precificacdo pela CMED;

**% Més de reajuste anual de precos de medicamentos no pais;

# Alteracdo fora do periodo usual de reajustes de precos de medicamentos;

## Nao existe PMVG sem impostos presente na tabela CMED (valor registrado = 0);
### PMVG sem impostos estabelecidos como R$ 220.892,77.

Os principais eventos relacionados a incorporacio do nusinersena estio sumarizados no Quadro 1,
e 0 Quadro 2 elenca as principais recomendacdes relativas ao medicamento ao longo do processo.

Ocorreram duas solicitacdes de apreciacdo de incorporacio do medicamento, separadas por um
ano. A primeira demanda foi submetida pela SCTIE/MS em janeiro de 2018. Recomendacio prelimi-
nar de ndo incorporacéo foi feita na 69a reunido ordinaria de agosto de 2018 13 e submetida a consulta
publica por 20 dias, tendo recebido 36.972 contribui¢des 14. Na 72a reunido ordinaria, em novembro
de 2018, as contribuicdes foram apreciadas 15. Conforme ata publica dessa reuniao, estudos publica-
dos ap6s a busca feita para o relatério da CONITEC foram revisados e seus resultados corroboravam
a recomendac¢io de ndo incorporacdo 15. O Plenario entendeu que ndo houve evidéncia suficiente
para alterar sua recomendacdo inicial e deliberou, por unanimidade, manter a nao incorporacéo 15.
O Relatério ne 400 correspondente a deliberacdo final ndo estd disponivel nas paginas eletronicas da
CONITEC; a demanda consta apenas como “processo encerrado a pedido do demandante” 16,
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Quadro 1
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Principais eventos relacionados & incorporacdo do nusinersena para a atrofia muscular espinhal 5q tipo | no Sistema Unico de Sadde.

DATA EVENTO

1 28/Agosto/2017 Registro do nusinersena pela Anvisa.

2 27/Novembro/2017 Primeira atribuicdo de PMVG do nusinersena nas tabelas CMED.

3 23/)aneiro/2018 Protocolada demanda de avaliagcdo pela CONITEC originaria da SCTIE/MS.

4 02/Agosto/2018 692 Reunido Ordindria da CONITEC - recomendacdo preliminar de ndo incorporagdo para AME 5q tipo I.
Relatério preliminar CONITEC (sem ne), de agosto/2018, para consulta publica.
Relatério para a Sociedade CONITEC ne 111, de agosto/2018.

5 29/Agosto a 17/ Consulta Publica ne 45, de 2018.

Setembro/2018

6 08/Novembro/2018 72a Reunido Ordindria da CONITEC - recomendacdo final de ndo incorporagdo para AME 5q tipo I.

7 Dezembro/2018 Despacho SCTIE/MS s/n (documento SEI “7088380") solicitando posicionamento da AGU e dando origem ao
processo 25000.013521/2018-95.

8 18/Dezembro/2018 Parecer AGU ne 01377/2018/CONJUR-MS/CGU/AGU, recomendando que a SCTIE/MS, caso decida por ndo
adotar a recomendac¢do da CONITEC, submeta o caso a nova avaliacdo da Comisséo.

22/Janeiro/2019 Protocolada demanda de avaliagcdo pela CONITEC originaria da Biogen Brasil Produtos Farmacéuticos Ltda.

10 14/Margo/2019 752 Reunido Ordindria da CONITEC - recomendacdo preliminar de incorporagéo para AME 5q tipo I.
Relatério preliminar CONITEC (sem ne), de margo/2019, para consulta publica.
Relatério para a Sociedade CONITEC ne 145, de margo/2019.

10 | 19/Margo a 28/Mar¢o/2019 | Consulta Publica ne 12, de 2019.

11 04/Abril/2019 762 Reunido Ordinaria da CONITEC - recomendacdo final de incorporagao para AME 5q tipo I.

12 24/Abril/2019 Portaria SCTIE ne 24/2019 - decisdo de incorporagado para AME 5q tipo I.
Relatério CONITEC de recomendagdo ne 449/2019.

AGU: Advocacia Geral da Unido; AME: atrofia muscular espinhal; Anvisa: Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria; CMED: Camara de Regulacdo do

Mercado de Medicamentos/Anvisa; CONITEC: Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no SUS; PMVG: preco maximo de venda

ao governo; SCTIE/MS: Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos/Ministério da Salde.

Em dezembro de 2018, a Advocacia Geral da Unido (AGU) emitiu o Parecer ne 01377/2018/
CONJUR-MS/CGU/AGU 17 em atendimento & consulta do entdo Secretario da SCTIE/MS, que
versava sobre a possibilidade de sua decisdao em sentido diverso da recomendacao do Plenario da
CONITEC. Segundo o Parecer, o Despacho SCTIE s/n (documento SEI “7088380”) traz como “principal
motivacao do ndo acatamento do relatério da CONITEC a existéncia de uma nova proposta de preco por parte
da empresa Biogen, proposta essa ocorrida apds a avaliacdo jd realizada pela CONITEC” (argumento 38).
Afirma que, ao entender como “pertinente a incorporacio do medicamento nusinersena para todos os com

AME 54, independentemente de fenétipo...” (p. 3-4), o Despacho realiza “ampliacdo objetiva do escopo técnico
da matéria”, uma vez que a apreciacdo da CONITEC se limitou a indica¢do para AME 5q tipo I. A AGU
discute também que a nova proposta de preco nao resolve a “fragilidade das evidéncias clinicas referidas
na recomendacao da CONITEC” (argumento 31) 17.

O Parecer transcreve o resumo executivo do Relatério ne 400 da CONITEC, destacando os critérios
que subsidiaram a recomendacido de ndo incorporacio (argumento 36). Diante das atribuicdes legais
de competéncia, ressalta que, apesar do caréter de assessoramento das atividades da CONITEC, “nao
se pode concluir pela existéncia de um poder amplo e ilimitado de revisdo, pelo Secretdrio da SCTIE, do enten-
dimento exarado pela CONITEC” (argumento 23). Finaliza, considerando que “ndo obstante haver, de fato,

a possibilidade do Secretdrio da SCTIE/MS, a priori, decidir’, pode “haver grave inseguranca juridica na op¢ao
pela decisao de nao acatamento da recomendacao da CONITEC”. Orienta que a SCTIE/MS, caso opte por
ndo acatar a recomendacdo da CONITEC, promova nova submisséo 17.
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Quadro 2

Comparacdo das recomendagdes presentes nos documentos da Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no SUS (CONITEC) relacionados a

incorporacdo do nusinersena no Sistema Unico de Saude (SUS).

Relatério preliminar

Relatério n° 400

Relatério preliminar

enviado a Consulta (dezembro/2018) * enviado a Consulta (abril/2019)
Publica n° 45 Publica n° 12
(agosto/2018) (margo/2019)

Relatério n° 449

Portaria n° 24 (abril/2019)

A CONITEC, em sua 692
reunido ordinaria, no
dia 02/Agosto/2018,

recomendou a ndo
incorporac¢do no SUS

de nusinersena para o

tratamento de criancas

com AME 5q tipo I.

Considerou-se que

as evidéncias clinicas
apresentadas sao frageis
e os resultados obtidos
com o tratamento,
observados no ensaio
clinico pivotal, ndo
demonstram aumento
de sobrevida para
além da expectativa
de vida esperada para
criangas com a doenca.
A anélise de custo-
efetividade mostra que
o medicamento ndo
apresenta resultados
clinicos condizentes com
o preco praticado para o
medicamento no Brasil
e a andlise de impacto
orgamentario, que prevé
gastos na ordem de
R$ 1 bilhdo, evidencia
que a incorporagao
do medicamento
pode comprometer a
sustentabilidade do SUS
(p. 46).

em consulta publica entre

(...) Consulta Publica:
Ap6s recomendacdo
preliminar da CONITEC, o
tema foi disponibilizado

os dias 29/Agosto/2018
e 17/Setembro/2018,
tendo recebido 36.972

Diante do exposto, os
membros do Plenario
presentes em sua 752
reunido ordindria, no
dia 14/Margo/2019,
indicaram que o tema

Os membros da
CONITEC presentes na
76a reunido ordinaria,

no dia 04/Abril/2019,
deliberaram por

unanimidade recomendar

seja submetido a
Consulta Publica com
ecomendacdo preliminar

aincorporacdo no SUS

do nusinersena para
AME 5q tipo |, para

contribuicdes, sendo r
868 pelo formulario

favoravel a incorporacdo

para contribuicdes
técnico-cientificas e
36.104 pelo formulério
para contribuigdes
sobre experiéncia ou
opinido. Ap6s analise
do teor, a CONITEC
entendeu que foram S
recebidas importantes
contribuicdes, porém,
sem evidéncias ou fatos
novos que dessem
suporte para alterar
o direcionamento
da recomendagdo
preliminar.
Recomendacéo final: Os
membros da CONITEC
presentes na 72a
reunido ordinéria, no
dia 08/Novembro/2018,
deliberaram, por
unanimidade, por
recomendar a néo
incorporagdo no SUS de
nusinersena para atrofia
muscular espinhal 5q
tipo I
Foi assinado o Registro de
Deliberagdo ne 388/2018
(p. 2).

para o tratamento da AME
5q tipo | com os seguintes

pacientes com menos de 7
meses de vida, com inicio

no SUS do nusinersena

condicionantes: para

de tratamento até 13
emanas apos diagnoéstico
e com diagnéstico
genético confirmatorio;
atendimento em
centros de referéncia
com disponibilizagdo
de cuidados
multidisciplinares; PCDT
(com estabelecimento
de critérios de inclusao,
exclusdo e interrupgdo);
avaliacdo da efetividade
clinica; reavaliacdo pela
CONITEC em 3 anos; e
doacgdo pela empresa
fabricante das 3 primeiras
doses do tratamento de
cada paciente (p. 60).

atendimento dos pacientes

pacientes com diagndstico

genético confirmatério
que nao estejam em
ventilagdo mecanica

invasiva permanente de
modo ininterrupto. O

deverd ser realizado em
centros de referéncia
com a disponibilizacdo
de cuidados
multidisciplinares,
mediante PCDT (com
estabelecimento de
critérios de inclusdo,
exclusdo e interrupgdo);
avaliacdo da efetividade
clinica; reavaliacdo pela
CONITEC em 3 anos e
negociacdo de preco com
a empresa fabricante do
medicamento. A CONITEC
informa que caso sejam
apresentadas evidéncias
adicionais sobre eficacia,
efetividade e seguranca
do nusinersena para
tratamento dos tipos Il
e lll de AME 5q, o tema
poderd ser reavaliado. Foi
assinado o Registro de
Deliberagdo ne 438/2019

O Secretario de Ciéncia,
Tecnologia e Insumos
Estratégicos do Ministério
da Saude, no uso de suas
atribui¢des legais e com base
nos termos dos art. 20 e art.
23 do Decreto 7.646, de 21 de
dezembro de 2011, resolve:

Art. 1¢ Fica incorporado o

nusinersena para atrofia
muscular espinhal 5q tipo |, no
ambito do SUS, para pacientes

com diagnéstico genético
confirmatério, que ndo estejam
em ventilagdo mecanica invasiva

permanente.

§10 O atendimento dos
pacientes devera ser realizado
em centros de referéncia, com
a disponibiliza¢do de cuidados
multidisciplinares, avaliacdo da

efetividade clinica, conforme
disciplinado no PCDT.
§20 A CONITEC faré a reavaliagdo
da incorporacdo em 3 anos,
contados a partir da publicacdo
desta Portaria.

Art. 2e Conforme determina o
art. 25 do Decreto 7.646/2011, o
prazo maximo para efetivar a
oferta ao SUS é de 180 dias.
Art. 32 O relatério de
recomendacdo da CONITEC
sobre essa tecnologia estara
disponivel no endereco
eletrénico: http://conitec.gov.br/.

Art. 4o Esta Portaria entra em
vigor na data de sua publicagdo.

(p. 79-80).

AME: atrofia muscular espinhal; PCDT: protocolo clinico e diretrizes terapéuticas.
* O relatério final de ne 400 ndo esta nas paginas eletronicas da CONITEC, onde a informacéo disponivel é que a demanda proveniente da Secretéria de
Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos do Ministério da Saude foi retirada a pedido do demandante. A recomendacao transcrita é procedente do
parecer da Advocacia Geral da Unido ne 01377/2018/CONJUR-MS/CGU/AGU, que transcreve o sumdario executivo do referido documento.
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Em janeiro de 2019, nova submisséo foi realizada, com indicacdo sem restri¢do por tipo de AME,
tendo por demandante o fabricante. No relatério preliminar da CONITEC de marc¢o de 2019 consta,
contudo, recomendacao favoravel de incorporacao apenas para o tratamento da AME 5q tipo I, por
considerar que os estudos avaliando a doenca de inicio tardio eram escassos 18. O preco proposto pelo
fabricante é relatado como de R$ 145.700,00 por frasco. Incluiram avalia¢io econdmica tendo como
comparador o ndo uso de tratamento modificador da doenca, que apresentou razdo de custo-efetivi-
dade incremental (RCEI) para a AME de inicio precoce de R$ 749.276,00 aR$ 1.023.351,00 por ano de
vida ganho ajustado por qualidade (QALY), dependendo de quem avaliava as utilidades. O documento
elenca ainda condicionantes para a incorporac¢io: exigéncia de diagnéstico genético confirmatério;
restricdo a pacientes menores de 7 meses de vida e com inicio de tratamento até 13 semanas apds o
diagndstico; e doagéo pelo fabricante das trés primeiras doses do tratamento 18.

A nova recomendacdo foi submetida a consulta publica por 10 dias, recebendo 41.787 contribui-
¢oes. Dos 172 relatdrios com recomendacdo final favoravel de incorporacido pela CONITEC entre
janeiro de 2012 e abril de 2019, 123 foram submetidos a consulta ptblica. As contribui¢des do nusi-
nersena correspondem a 55,8% do total de 74.900 contribuicoes (Tabela 3). O nimero maximo de
contribuic¢des até entdo tinha ocorrido na avalia¢io das insulinas analogas de a¢ao prolongada para o
tratamento de diabetes mellitus tipo I (2.574).

Em 4 de abril, apenas uma semana apds o término da consulta, o Plenario da Comissao deliberou,
também por unanimidade, pela incorpora¢io do firmaco para o tratamento da AME 5q tipo I 18.

No relatério final da CONITEC, as condicdes estabelecidas diferem da recomendagio preliminar.
Continua exigido o diagndstico confirmatério e que os pacientes ndo estejam em ventilacdo mecanica
invasiva permanente continua, mas ndo existem mencoes a idade ou ao intervalo de tempo para o
inicio do tratamento. Também nao ha mais referéncia a doacao de frascos e sim a negociacdo de preco
com o fabricante. Consta ainda que, caso sejam apresentadas evidéncias adicionais sobre eficicia,
efetividade e seguranca do nusinersena para o tratamento dos tipos Il e IIl de AME 5q, o tema podera
ser reavaliado pela CONITEC 1°.

Nos relatérios preliminar e final, existe a recomendacdo que os pacientes atendidos sejam acom-
panhados em centros de referéncia, com base em protocolo clinico e diretrizes terapéuticas (PCDT)
com critérios de inclusdo, exclusdo e interrup¢ao estabelecidos; coleta de dados em sistema informa-
tizado que permita a avaliacdo da efetividade clinica; e reavaliacio pela CONITEC em trés anos 18,19,

Tabela 3

NuUmero de contribui¢des a Consulta Publica nos relatérios que receberam recomendacdo favoravel de incorporacdo pelo plenério da Comissao de

Incorporacédo de Tecnologias no SUS (CONITEC), janeiro de 2012 a abril de 2019.

Ano Recomendacgdes favoraveis Contribuigdes
n % com Consulta  Total no ano Menor/Maior Média >500 >1.000
Publica namero contribui¢des contribuicdes

2012 15 60 618 0/262 68,7 0 0
2013 24 83,3 349 0/130 17,5 0 0
2014 26 53,8 685 0/530 48,9 1 0
2015 22 36,4 1.398 4/392 174,5 0 0
2016 13 76,9 796 4/284 79,6 0 0
2017 27 74,1 7.388 5/1.813 369,4 6 2
2018 35 94,3 18.521 1/2.444 561,2 13 7
2019 * 10 90 45.145 19/41.787 ** 5.016,10 2 2
Total 172 71,5 74.900 0/41.787 NA 22 1

NA: ndo aferido.

Fonte: CONITEC (Recomendacdes da CONITEC, ultima atualizacdo em 25/Abr/2019. http://conitec.gov.br/decisoes-sobre-incorporacoes; acessado em

07/Mai/2019).
* Recomendacgdes realizadas até abril de 2019;
** NUmero de contribui¢des do nusinersena.
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A Portaria SCTIE ne 24 foi assinada em 24 de abril de 2019 20. A sessdo ocorreu no Senado, com o
Ministro da Satide informando que a aquisicdo do nusinersena seria realizada sob nova modalidade
de compras, a partilha de risco.

Discussao

O registro do nusinersena no Brasil aconteceu depois de rapida sucessdao em varias agéncias no mun-
do. Ao contrario de muitos medicamentos de alto custo judicializados e adquiridos sem registro 21, o
nusinersena teve registro deferido antes que os gastos com atendimento de demandas judiciais fossem
constatados nas compras federais. Isso pode ser explicado pelo julgamento do Tema 106 de repercus-
sdo geral no Supremo Tribunal de Justica (ST]) 22, que obriga o registro na Anvisa para a concessdo de
medicamentos ndo incorporados ao SUS. As acdes podem ter sido ajuizadas antes, mas as primeiras
compras contratadas aparecem em janeiro de 2018.

De janeiro a dezembro de 2018, apenas com compras de 496 frascos de nusinersena, os gastos
federais somaram R$ 118 milhdes, em comparacédo a gastos de R$ 447,16 milhoes dispendidos com
as aquisi¢coes de 32.877 unidades do eculizumabe, em ambos os casos sempre para atendimento de
demanda judicial.

Trata-se do medicamento mais caro ja adquirido pelo sistema publico brasileiro, com seu PMVG
chegando a R$ 247.399,94 por frasco. Contudo, ainda que o PMVG represente o teto de preco para
a compra de qualquer medicamento adquirido por forca de decisdo judicial, os precos praticados em
todas as aquisicoes ocorridas de fevereiro a agosto de 2018 estiveram acima do estabelecido, como
pode ser visto na Tabela 1.

O medicamento ja teve seu preco majorado duas vezes, em 2,09% e 4,33%, respectivamente, em
abril de 2018 e 2019, a época do reajuste anual de precos de medicamentos no Brasil. Além disso,
sofreu uma reducido de preco de tabela (-1,09%) em outubro de 2018, evidenciando flutuacdes de
preco mesmo com tdo pouco tempo no mercado.

Analises de incorpora¢ido preocupam-se primordialmente com seguranca, eficacia e efetividade
da tecnologia em condig¢des reais de uso 6, uma vez que pressupdem escolha de financiamento sobre
outras tecnologias em competicdo. Medicamentos que podem comprometer a sustentabilidade do
SUS devem requerer evidéncias robustas para a incorporacdo. No Brasil, um estudo aponta para a
rejeicao de tecnologias que impliquem, com sua entrada, a elimina¢ao de outras ou de programas, ou
carga adicional para a sociedade 23.

A segunda submissdo de avaliacdo, realizada um més apds o parecer da AGU, atende a orientacdo
da necessidade de nova apreciacdo pela CONITEC, evitando a situa¢do qualificada como de “grave
inseguranca juridica” na hip6tese de decisio monocratica do secretario da SCTIE/MS distinta da
recomendac¢do da CONITEC. Ressalta-se, contudo, que a nova submissao foi realizada pela industria
produtora e ndo pela SCTIE/MS.

Ainda que a Lei preveja a possibilidade do secretario da SCTIE decidir em desacordo com a
Comissdo, o poder discricionario atribuido ao ato requer motivos relevantes a justifica-lo. Os aspec-
tos destacados no parecer da AGU diziam respeito a “fato novo” (proposta de reducdo do preco) e
a ampliacdo pretendida do escopo inicial, ndo presentes no momento da avaliagao em 2018. Esses
aspectos deveriam, pois, ser objeto da nova apreciacdo, usando-se os mesmos critérios técnicos e
econdmicos que governam toda e qualquer incorporagao ao SUS.

O relatério preliminar de marco de 2019 18 recomendava, como um dos condicionantes para a
incorporacdo, a doacdo de trés frascos por paciente, e as avaliacdes economicas e de impacto orca-
mentario foram conduzidas tomando-se por base um preco de R$ 145 mil por frasco. Nesse sentido,
é preciso refletir sobre a evoluc¢do dos acontecimentos apds a segunda consulta. Nela, a Biogen afirma
que “...ndo foi consultada e tem importantes questionamentos relacionados ao modelo sugerido pelo relatdrio
da CONITEC (fornecimento de trés frascos sem custo). Entendemos que esse modelo ndo faz sentido frente a
indicagao restritiva que a recomendagao apresenta (...). Sobre o preco proposto para incorporacao, cabe ratificar
que o mesmo foi ofertado mediante a incorporacao de nusinersena para todos os pacientes com AME 5q (...).
Qualquer recomendacao que restrinja o acesso ou nao contemple a indicacao de bula do medicamento, conforme
aprovado pela ANVISA, requererd nova negociagao” 24 (p. 20-1).
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Naquele momento, ndo havia evidéncias suficientes que dessem suporte a recomendacdo de
incorporacao para os tipos Il e III. O préprio relatdrio final destaca que a CONITEC poderia reavaliar
o assunto caso fossem “..apresentadas evidéncias adicionais sobre eficdcia, efetividade e seguranca do nusi-
nersena para tratamento dos tipos I e IIl de AME 5q” 19 (p. 80). Portanto, ao final da Consulta Publica que
incluiu a contribuicdo da Biogen 24, o plenario da CONITEC e a SCTIE/MS sabiam que a alteracdo
no preco, suposto “fato novo” que justificaria a nova avaliacdo segundo a AGU, ndo se confirmaria. A
decisao foi tomada mesmo com expressa negativa da empresa em assumir a proposta de R$ 145 mil/
frasco 24. A indica¢ao aprovada no SUS néo atendeu ao pretendido pelo fabricante e o preco de venda
proposto no final do processo nio demonstrou qualquer economia.

Na tabela CMED de maio de 2019, publicada apds a incorporacdo, o PMVG com ICMS 0% per-
siste como em abril em R$ 247.399,94, mas ha registro de PMVG sem impostos de R$ 220.892,77,
representando uma reducdo de 10,7% 12. Ressalta-se, contudo, que na compra feita pelo Ministério
da Sadde em abril de 2019 (83 unidades) o preco de aquisicdo do nusinersena ja era de R$ 208.276,25,
inferior a esse preco sem impostos.

A empresa negou a proposta de doacdo de trés frascos. O relatério ndo apresenta qualquer justifi-
cativa para tal nimero, que sequer atinge a dose de ataque no primeiro ano de tratamento (seis frascos,
independentemente do peso corporal do paciente). No relatério final, a questao da doacdo desaparece
e a condicionalidade a negociacdo de preco com o fabricante passa a estar presente.

Destaca-se que a incorpora¢do nio se limita a um julgamento financeiro e é preciso considerar,
antes de tudo, os beneficios e as evidéncias. A economia para o SUS estaria diretamente condiciona-
da nao a diminuicdo de preco, per se, mas & demonstracdo de novos beneficios da terapéutica. Caso
contrario, a incorpora¢io nao se justificaria. Para entender a decisdo de incorporac¢io do nusinerse-
na, tomada em detrimento aparente de diversos condicionantes que apontariam para outro curso, é
preciso verificar que outros fatos novos, para além dos citados no parecer da AGU, existiriam para
garantir que um novo exame encontraria uma rela¢ao de beneficio diferente da avalia¢io anterior. O
Relatério no 400 da CONITEC, citado pela AGU, menciona “fragilidades nas evidéncias” 17.

No caso da AME 5q tipo I, os relatérios da CONITEC de agosto de 2018 e de mar¢o de 2019
diferem pouco em relacdo as evidéncias utilizadas, mencionando um ensaio clinico controlado ran-
domizado (ECCR), um ensaio controlado aberto e trés coortes de seguimento 13,17. Trés estudos
prospectivos s6 foram incluidos no dltimo relatério 18. A avaliacdo da qualidade metodoldgica é
também muito semelhante nos dois documentos, com o ensaio aberto e duas coortes sem poderem
ser avaliadas por ser tratarem de resumos de congresso, a qualidade do ECCR considerada moderada
e a das demais coortes, baixa.

A principal peca de evidéncia é o ECCR fase III ENDEAR, publicado em novembro de 2017 25.
Os pacientes do grupo interven¢do mostraram maior probabilidade de sobrevida livre de eventos
(tempo até morte ou entrada em ventilagdo assistida permanente por > 16 horas por mais de 21 dias
continuos) e de sobrevida global que os do grupo controle, apenas para pacientes que iniciaram o
tratamento até 13,1 semanas ap6s o diagnéstico. O grupo de interveng¢ao também apresentou melho-
ra de “marcos motores”, desfecho dicotdmico construido com base em escores obtidos da escala
HINE-2. Contudo, existem controvérsias quanto ao desfecho combinado utilizado, pela sua caracte-
ristica extremamente geral (aceitando como resultados de igual importincia desde movimentos leves
de cabeca e pescoco até o ficar em pé e o deambular) e por sua nio validacio 26.

Nenhuma nova evidéncia foi apresentada que justificasse a mudanca de recomendacio. O fato
de um tnico ensaio fase III de qualidade metodoldgica moderada subsidiar a incorpora¢ao de um
medicamento de altissimo custo para o sistema, com impacto orcamentario total, acumulado em
cinco anos, de R$ 1,2 a mais de R$ 1,6 bilhdo dependendo da taxa de difusdo da tecnologia, sugere a
pergunta: as evidéncias produzidas e apresentadas sdo suficientes?

O Brasil ndo tem um limiar de custo-efetividade estabelecido que defina o que seria uso eficiente
dos recursos e determine valor abaixo do qual se possa justificar a incorpora¢iao de uma tecnologia 27.
O estabelecimento e o uso desse limiar envolvem dificuldades e controvérsias de varias ordens 28,
inclusive sobre sua aplicacdo para doencas raras 29. Uma discussdo mais aprofundada dessas ques-
toes foge ao escopo deste estudo, mas ndo se questiona que os valores da RCEI estimados sdo
bastante elevados.
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Questiona-se também por que a recomendacio final de abril de 2019 ndo traz mais como con-
dicionante as restri¢des quanto a idade do paciente (< 7 meses de vida) e ao inicio de tratamento (até
13 semanas apds o diagndstico) 19. Essa elimina¢do no texto final permite, na préatica, uma ampliacdo
da popula¢ao-alvo candidata a terapéutica. Por outro lado, dada a exigéncia de diagndstico genético
confirmatério, dificuldades no acesso ao diagndstico podem retardar o uso. Uma revisdo sistemati-
ca sobre o tempo de diagndstico conduzida baseando-se em 21 estudos do Reino Unido, Holanda,
Alemanha, Estados Unidos, Coreia do Sul e China mostrou retardo de diagnédstico estimado em
3,6+£1,9 meses 30,

Chama atencao o elevado niimero de contribui¢des nas consultas, sobretudo diante do prazo de
apenas dez dias para a segunda. Houve 41.787 contribui¢des, volume que, em prazo reduzido, ultra-
passou, em muito, o de outros medicamentos incorporados para doencas raras, como alfataliglicerase
(19), idursulfase (625), alfaelosulfase (1.331), galsulfase (2.380) e eculizumabe (2.444). O relatdrio ain-
da informa que, desse total, 17.561 eram duplicacdes de outras, abordavam tema diferente ou estavam
em branco, e que 3.793 contribuicdes traziam rigorosamente o mesmo texto, “indicando uma possivel
organizacdo para orientar como fazer a contribuicao” 19 (p. 79).

A participac¢do dos diversos atores interessados no processo de avaliacio na CONITEC, seja pela
inclusdo de representacdes formais, seja pelos mecanismos de consulta e audiéncia publicas, é certa-
mente um avanco da Lei no 12.401/2011. A inclusdo da perspectiva, valores e experiéncias dos pacientes
e usudrios pode produzir avaliacdes mais conectadas com as disposi¢cdes sociais e contribuir para
melhor analise do impacto das tecnologias, a0 mesmo tempo em que confere transparéncia e legiti-
midade ao processo 31,32, Entretanto, a avaliacdo, como 16cus de decisdo para a alocacdo de recursos,
também configura espaco de interesses conflitantes, gerando pressdes por parte dos fabricantes,
associagdes de pacientes, médicos, politicos e midia para o financiamento publico de tecnologias que,
muitas vezes, carecem de evidéncias suficientes para sua incorporacdo e uso racional.

Outro aspecto relacionado a esse processo de incorporagio se refere a exigéncia de acompanha-
mento dos pacientes em centros de referéncia, orientado por PCDT, com a coleta e registro de dados
clinico-laboratoriais, de modo a permitir a avaliacdo da efetividade clinica em situacdo de vida real e
reavaliacdo pela CONITEC no prazo de trés anos. Essa novidade ja estava presente nas recomendagoes
de incorporacao de outros medicamentos nos dltimos meses de 2018, como o eculizumabe para hemo-
globinuria paroxistica noturna 33, e a alfaelusulfase 34 e galsufase 35 para mucopolissacaridose 3435,

Esse tipo de modalidade de incorporag¢io condicionada, que no Brasil tem sido denominada uso
ad experimentum, vem sendo usada em outros paises para pautar a temporalidade da adogéo frente
ao desenvolvimento de evidéncias mais robustas de mundo real, que permitam validar as decisdes
tomadas e informar decisoes futuras 36,37. Entretanto, para seu sucesso, é necessario um arcabouco
legal, ético e condic¢des estruturais para o monitoramento da efetividade 38, condi¢oes que o Brasil
ainda nao tem.

Outra inovagio, desta vez associada ao processo de compra, é o chamado acordo de partilha de ris-
co. Esse tipo de acordo objetiva contornar o alto grau de incerteza quanto a efetividade de tratamentos
e seus altos custos, procurando minimizar o impacto do custo de oportunidade das decisdes quanto
a incorporacdo. A vinculacdo do preco final a avaliacdo futura é proposta como mecanismo de ajuste
da relacdo preco e valor clinico. Na oportunidade do contrato sao fixados potenciais abatimentos
no preco teto do medicamento, vinculados a determinados desfechos, aferidos apds a celebragio do
acordo e em reais condicdes de uso 39.

Paises mais desenvolvidos (Espanha, Canada, Australia, Franca, Suécia, Inglaterra) tém utilizado
diversas modalidades de incorporacio e aquisi¢do 40. Especificamente em relacdo a partilha de risco,
a clausula de preco estd submetida a evento futuro e incerto; esse risco, elemento que distingue o con-
trato dos modelos tradicionais de compra e antes assumido integralmente pelo pagador, passa a ser
compartilhado com o fornecedor da tecnologia. Apesar de promissor, é considerado um contrato de
dificil execucdo diante dos altos custos de transa¢ado e necessaria estrutura de avaliacdo de tecnologias
em saide (ATS) e de coleta de dados para sua execucdo, entre outros aspectos 1.

No processo de incorporac¢iao do nusinersena no SUS hé elementos que aparentemente sugerem
ndo haver partilha de risco. A possibilidade de doacdo do medicamento aproximaria desse tipo de
contrato, uma vez que a doacdo é uma forma de operacionalizar a flexibiliza¢ao no preco. Outros
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seriam alguns condicionantes da incorporacdo, como acompanhamento em centros de referéncia, a
coleta obrigatdria de dados e a intencado de reavaliagdo posterior com base em dados de mundo real 20.

Por outro lado, o relatério final de incorporac¢do ndo faz mais mengao ao fornecimento do medi-
camento sem custo 19. Nem a portaria de incorporacdo nem o relatério de recomendacio estabelecem
qualquer vinculo de desfecho a fixag¢ao do preco. Ndo hé informacao sobre abatimento absoluto ou
porcentual do preco na ocorréncia de determinado evento futuro. Nao ha como afirmar que incerteza
importante esteja presente como item de contrato. Até a redacdo deste manuscrito, ndo foi emitida
qualquer normativa que estabeleca critérios e regras contratuais para essa modalidade de aquisi¢ao
no pais.

A reavalia¢do da incorporac¢io no futuro é prerrogativa consagrada da Administracdo Publica.
Além disso, a Diretriz de Investimento e Desinvestimento garante a oportunidade de desincorpora-
¢ao, restricdo, retracao e substituicao da tecnologia, diante de novas evidéncias quanto a seguranga,
efetividade, custo e custo-efetividade ou da possibilidade de surgimento de novas e melhores alter-
nativas tecnoldgicas 41.

Ressaltamos algumas possiveis consequéncias dos diferentes aspectos discutidos sobre a institu-
cionalizacdo da ATS em curso desde a promulgacio da Lei ne 12.410/2011. O estabelecimento de fluxo,
prazos e critérios técnico-sanitarios e econdémicos para a avaliacdo e incorporagao das tecnologias no
SUS ajudou a criar regras claras para os atores. Porém, essa institucionaliza¢do ainda estd em refina-
mento: medicamentos sem registro sanitario no pais foram incorporados 42; avaliacdes econdmicas
nem sempre realizadas 43; ha diferencas nas evidéncias usadas nas recomendagdes de incorporagio
de origem interna e externa 43; e conflitos de interesse também estdo presentes e podem ser fatores
de influéncia nas decisoes 44.

As relagdes proximas entre a CONITEC, com sete representantes de secretarias ministeriais em
seu plenario e cuja Secretaria Executiva é exercida pelo Departamento de Gestdo e Incorporacdo
de Tecnologias em Saude, podem trazer problemas para o trabalho e autonomia da Comissdo. A
literatura internacional sinaliza para institui¢des independentes, mesmo que financiadas por fundos
publicos, como uma estrutura organizacional mais adequada para os 6rgaos encarregados pela ATS 45.

O estudo conta com algumas limita¢des. Em primeiro lugar, o SIASG traz compras contratadas e
ndo ha garantia sobre registro de gasto de outros entes diferentes da Unido. E possivel, contudo, que
grande parte da judicializacdo do nusinersena tenha sido absorvida pelo Governo Federal, tendo em
vista seu altissimo preco. O relatério final de Recomendacdo ne 400 estd ausente da pagina eletrénica
da CONITEC, ainda que o parecer da AGU forneca os detalhes necessarios para a compreensio do
processo. Por fim, ndo foram identificados documentos piblicos que explicitassem detalhes sobre os
contratos de partilha de risco.

Comentarios finais

A CONITEQC, institucionalizada como a instancia executora de ATS para o SUS, emite relatério
final como recomendagio para a decisao do secretirio da SCTIE/MS e suas recomendagdes sio
usualmente subscritas por estes dirigentes. Ainda que seja possivel argumentar contra os critérios de
priorizacao do que vem sendo avaliado e incorporado, o processo tem sido conduzido com agilidade
e transpareéncia.

A andlise da aprovacdo para a incorpora¢do do nusinersena contraria, em parte, a premissa de
transparéncia do processo. Ndo houve, aparentemente, novas evidéncias que justificassem a mudanca
de recomendagao. A demanda da SCTIE/MS a AGU demonstra clara intencgio de contornar o pro-
cesso, tornando a incorporagdo apenas uma decisao politica, sem o suporte essencial da evidéncia.

As informacdes quanto a incorporacdo do nusinersena indicam que nao se trata de contrato de
partilha de risco. Pressdo social, auséncia de terapia e alto preco do medicamento sio alguns dos
critérios para usar esse tipo de acordo. Critérios adicionais incluem incertezas robustas e precisas
quanto a efetividade: possibilidade de definir objetivamente desfechos clinicos relevantes, mensura-
veis e que tenham correspondéncia com o preco do medicamento; suficiente estrutura de tecnologia
da informacao e recursos humanos para a coleta de dados dos pacientes, respeitadas as regras legais
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e éticas; entre outros. Esses acordos servem para ajustar a relagio entre valor terapéutico e preco, e
recomenda-se que sejam implementados a partir de normativa prépria, evitando decisdes casuisticas.

Boas praticas de avaliacdo e incorporacao tecnoldgicas sdo essenciais para o reconhecimento das
decisoes pela sociedade, e este reconhecimento se sustenta, entre outros, no atendimento ao disposto
nos regimentos legais e na accountability expressa na publicizacdo de cada passo do trabalho. Para ser
ferramenta tecnicamente segura, inclusiva, eticamente aceitavel e responséavel, a ATS precisa estar
ancorada em transparéncia e em critérios de priorizacdo para dar retorno a sociedade sobre decisoes
que subsidia.

Recomendar a incorporacdo com evidéncias em formacao, investindo altissimos valores em um
Gnico medicamento, é uma decisio de risco, uma aposta muito grande no futuro da tecnologia, em um
pais que enfrenta, simultaneamente, judicializacao e subfinanciamento da satde. Medicamentos nao
podem ser vistos como componentes de “mercados de futuro” (“commodity”). Medicamentos sdo bens
publicos que salvam vidas. Mas todas as vidas sdo iguais e, portanto, a escolha de quais serdo salvas
pressupde critérios muito evidentes de certeza e transparéncia para a sociedade.
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Abstract

In April 2019, a ruling was signed for the incor-
poration of the drug nusinersen by the Brazilian
Unified National Health System (SUS). Nusin-
ersen is the most expensive drug ever incorporated
by the SUS and is used to treat type I 5q spinal
muscular atrophy. The incorporation has been
described as a milestone in decision-making on
new technologies in the SUS, enabled through a
risk-sharing agreement. The article discusses the
process involved in the incorporation of nusin-
ersen, highlighting the context, timing, and tech-
nical issues, in addition to possible consequences
for the institutionalization of health technology
assessment (HTA) in the SUS. The study used an
exploratory method, reviewing public information
produced by the Commission for Incorporation of
Technologies in the SUS (CONITEC) and searches
in government databanks on prices and purchas-
es. A timeline was produced, describing the key
points in the process of incorporation. There were
two formal requests for the drug’s incorporation.
The first was submitted by the Division of Sci-
ence, Technology, and Strategic Inputs (SCTIE) of
the Brazilian Ministry of Health and was turned
down unanimously in November 2018. This was
followed by a petition by the head of the SCTIE
to the Attorney General’s Office (AGU) to overrule
the recommendation by the CONITEC plenary.
The AGU recommended a new submission, made
by the drug’s manufacturing company, which was
approved unanimously in March 2019. The was
no addition of new evidence or a price reduction
to justify the change of decision. No elements were
identified in the risk-sharing agreement. This sug-
gests problems of transparency and accountability,
as well as risks in the process of institutionaliza-
tion of HTA that had been underway in the SUS.

Health Technology Assessment; Orphan Drug;
Financial Risk Sharing; Unified Health System
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Resumen

En abril de 2019, se firmd el decreto de incorpo-
racion del medicamento nusinersén en el Sistema
Unico de Salud brasilefio (SUS). Es el medicamen-
to mds caro que se ha incorporado al SUS para
su uso en el tratamiento de la atrofia muscular
espinal 5q tipo 1. La incorporacion del mismo es-
td considerada como un marco de referencia en
la toma de decisiones sobre nuevas tecnologias en
el SUS, que puede ser viable mediante el acuerdo
de distribucion de riesgo. El trabajo discute el pro-
ceso de incorporacion del nusinersén, destacando
aspectos contextuales, temporales y técnicos, ade-
mds de posibles consecuencias para la institucio-
nalizacion de la evaluacion de tecnologias en sa-
lud (ETS) en el SUS. El trabajo siguié el método
exploratorio, con una revision de la informacion
publica, generada por la Comision de Incorpora-
cion de Tecnologias en el SUS (CONITEC) y la
bisqueda en bancos de datos gubernamentales de
precios y compras. Se creé una linea temporal, des-
cribiendo los puntos-clave del proceso de incorpo-
racion. Hubo dos peticiones de incorporacion del
medicamento. La primera, sometida a la Secreta-
ria de Ciencia, Tecnologia e Insumos Estratégicos
(SCTIE) del Ministerio de Salud, rechazada por
unanimidad, en noviembre de 2018. A lo que le
siguid la peticion del Secretario de la SCTIE a la
Abogacia-General de la Union (AGU), para que
pudiese decidir en otro sentido respecto a la reco-
mendacion del pleno de la CONITEC. La AGU
recomendd una nueva remision, realizada por la
empresa productora y aprobada por unanimidad,
en marzo de 2019. No se produjo un incremento de
nuevas evidencias o una reduccion del precio que
justificasen el cambio de decision. No se identifi-
caron los elementos constituyentes del acuerdo de
distribucion de riesgo. Se sefialaron los problemas
de transparencia y rendicion de cuentas, asi como
riesgos para el proceso de institucionalizacion de la
ETS que estaba en curso en el SUS.

Evaluacion de Tecnologias de Salud;
Medicamento Huérfano,; Prorrateo de Riesgo
Financiero; Sistema Unico de Salud
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