Contribuicdes da Consulta Publica - Formuldrio ATS - Onasemnogeno abeparvoveque para o tratamento de Atrofia
Muscular Espinhal (AME) 5g em pacientes 2 anos - Conitec

Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Nao 42 - N3o 52 - N3o
Creio que deve ser incorporado, porém que o

acesso seja amplificado para criangas de 2 anos

02/10/2025 e/ou 21 kilos, conforme a bula do

medicamento.

Interessado no
tema

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zongesma, 32 - Ndo 42 - N3o 53 . N3o

Familiar, amigo > - ; <
Positivo e facilidades: , Negativo e dificuldades:

ou cuidador de
paciente

02/10/2025

a. i a_ N3 a_ N3 ~ ~
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao Ndo 42 - N3o 52 - N3o

tema

02/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zoogesma 32 - Ndo 42 - N3o 52 - N3o
Melhora muito a qualidade de vida do paciente , Positivo e facilidades: Melhora acentuada nos ganhos
motores , Negativo e dificuldades: Nenhum

Familiar, amigo
ou cuidador de

paciente
02/10/2025
o . 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgensma 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_N a.N
Familiar, amigo - """ . " ” s . - do do
. E obrigagdo do Estado prover satide e , Positivo e facilidades: Aumento de forga, possibilidade Spinraza, Positivo: Comegou a ganhar forga,
ou cuidador de ) : L . A . ) P
. qualidade de vida, e é isso que a Zolgensma de andar, ndo uso de aparelhos invasivos para respiragdo, Negativo: Ganho de forga bem inferior se
paciente proporciona aos pacientes de AME tipo 1. qualidade de vida, Negativo e dificuldades: Ndo percebi comparado apds o uso do Zolgensma
02/10/2025 nenhum
a. i a_gj i 4 . a_ N3 x .
Familiar, amigo i2 Eu‘acho que f:i?ve ’ser |ncorp0|ia.do noSUS, 22-Sim,, como.c%,ndador 'o‘u responsavel, Qual. Nado 42 - N3o 52 N3o
. O medicamento é incrivel, e permitiu que ela Zolgensma, Positivo e facilidades: Desenvolvimento motor
ou cuidador de ~ : - .
) ganhasse marcos motores que antes nao havia, Negativo e dificuldades: Demora, e a
paciente necessidade de ter que entrar com processo judicial,
02/10/2025 mesmo tendo todos os documentos necessarios.
a. i a_Nj3 a_ N3 . ~
Familiar, amigo 12 ' Eu acho que deve ser |ncorporad'o no §US, 22 - Ndo 32 - Ndo 2 _N3o 2 _Nio
. O filho de uma colega de trabalho foi medicado
ou cuidador de .
) com esta medicagao.
paciente
02/10/2025
a. i a_ N3 a_ N3 ~ =
Interessadono 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS N&o Nao 42 - N3o 52 N3o
tema
02/10/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 12.- E}J acho qu.e deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
. Este é um medicamento de alto valor para o

ou cuidador de ) ) -

: paciente, ficando invidvel a despesa do mesmo
paciente para o familiar.
02/10/2025
Preesiongl dle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgesma, 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o

saude

02/10/2025

Positivo e facilidades: Retardar perda da for¢a muscular,
qualidade de vida, esperanca aos pais e familiares,
Negativo e dificuldades: Ndo detectei ainda

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

02/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Meu filho recebeu o zolgensma com 1 anoe 7
meses e foi a melhor coisa que poderia ter
acontecido

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgensma
, Positivo e facilidades: Evolugdo muito rapida, com 1 més
rolava e chegou a sentar, Negativo e dificuldades:
Dificuldade do acesso ao medicamento

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Risdiplam , Positivo: Melhora dos sintomas ,
Negativo: Poucos ganhos em muitos meses,
dificuldade com a medicagdo

42 - Meu filho é outra crianga
pos zolgensma, ativo,
disposto e forte

2- Alongo prazo o
zolgensma se torna
barato, por ser dose
Unica. O ganho em
terapias, e sem
internagdes hospitalares
desde o zolgensma

Profissional de
saude

02/10/2025

2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O direito a uma vida digna estd garantido nos
direitos humanos, sendo que a base legal
brasileira é a Constituicdo Federal, que em seu
artigo 52 consagra o direito a vida e ao
principio da dignidade da pessoa humana. E
tratando-se de crianga tem o amparo legal que
reforga esse compromisso com a vida da
crianga e do adolescente. Dessa forma,
acredito que todas as criangas com AME
precisam ter acesso a essa medicagdo e ter o
direito garantido de ser crianga e ter saude.,
Acredito também que o custo do medicamento
torna-se pequeno quando avaliamos a
necessidade do tratamento tardio, terapias,
estimulagcdo, demais medicamentos
tratamentos necessarios.

52-Nao

Interessado no
tema

02/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
"Acompanho o desenvolvimento de uma
crianga que fez uso dessa medicagdo. Hoje ela
tem 05 anos e ja da os ""primeiros passos"" de
balé na escola. Em contrapartida, Acompanho
um rapaz de 23 anos que ndo teve a
oportunidade de fazer uso dessa medicagdo e
ele vive em estado vegetativo, apesar dos
esforgos da sua mae. "

22 - Nao
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema Infelizmente, o diagndstico precose ndo ocorre

no Brasil. O teste do Pezinho com AME nao
02/10/2025 estd implementado em todas cidades. Aplicar o

medicamento aos maiores de 6 meses até os

24 meses, é a garantia de uma melhor

qualidade de vida aos pacientes. Além disso, o

medicamentofoi testado até os 27 kilos ou 24

meses, mostrando sua seguranca
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Ndo 2-Nao a_N3o 2. N3o
ou cuidador de
paciente
03/10/2025
Organizagdo da 2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 _ N3o
Sociedade Civil
03/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Nao 2-Nédo 42 - N3o 52_ N3o
tema
03/10/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Nao a_N3o a_ N3o
ou cuidador de
paciente
03/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu.acho que deve ser in@rporadp noSuUS, 22 —.S.im,, con?c.> cuidador ?u.responsével, Quall: Zolgesma, 32-Ndo a - N3o 2 - N3o

. O medicamento garante o direito avidae a Positivo e facilidades: Estd vivo e comegando 4 andar. A
ou cuidador de ; ) o .~ s - ) .
. vida de qualidade, seus efeitos sdo capazes de  evolugdo é surpreendente e gratificante, cada dia ele esta

paciente mudar a vida de criangas. Sem contar que mais independente, Negativo e dificuldades: Nenhum
03/10/2025 outros medicamentos dessa doenga sdo muito

mais onerosos a longo prazo quando

considerado o prazo de vida da maioria dessas

criangas. Recomendo também incluir no sus o

teste para identificar a doenga junto ao teste

do pezinho.
Organizacio da 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Nao a_N3o a_ N3o
Sociedade Civil
03/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como.cyidador .o.u responsavel, .Qual: Spinrza e 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o

. Zolgensma, Positivo e facilidades: , Negativo e
ou cuidador de o
dificuldades:

paciente
03/10/2025
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

dificuldade, outros efeitos:
22 - Ndo

efeitos, facilidade, dificuldade:
32- N3o

economicos:

Interessado no ; - LA 42 - Ndo 52 - Ndo
tema é urgente e de extrema importancia a
distribuicdo no tempo certo e sem custo
03/10/2025
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
tema
03/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsével: Qual: Zolgensma 32 - Sim, como profissional de saude, QuaJ: 42 - N3o a_ N3o
e Acho que zolgensma deve ser aplicado em , Positivo e facilidades: Melhora na fungdo motora, Risdiplam , Positivo: Um pouco de evolugdo
. qualquer idade. Negativo e dificuldades: Demora para receber a motora, Negativo: Evolugdo lenta
paciente medicagao mesmo se encaixando em todos os critérios
03/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que (’ie've ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 32 -.Sim, como cu.i(#ador ou r.e.spo~nsével, Qual:  42_pN3o 52_ N3o
ou cuidador de Se a bula do remédio estende o tratamento Nusinersena, Positivo: Estabilizagdo da doenga,
. para criangas menores de dois anos, porque Negativo: ReagOes adversas descritas em bula
paciente ndo incorporar ao sus, atenderia mais criangas
03/10/2025 uma vez que da mais tempo para o
diagndstico, levando em conta que poucos
estados tem AME no teste do pezinho
Familiar, amigo a-Eu ach? q.ue (.Jleve se.r inc?rporado no SUS, 2- Nao 2-Nao a_N3o a_ N3o
. Como o proprio site explica é uma doenca
ou cuidador de ) ) )
. rara, degenerativa, passada de pais para filhos
paciente e que interfere na capacidade do corpo de
03/10/2025 produzir uma proteina essencial para a
sobrevivéncia dos neurdénios motores,
responsaveis pelos gestos voluntarios vitais
simples do corpo, como respirar, engolir e se
mover. Ver seu filho tento todos esses
sintomas, sabendo que existe a possibilidade
de receber o medicamento e vocé ndo
consegue comprar, pois 0 mesmo é muito
caro, é desesperador. O Brasil, Recolhe tantos
impostos que pode aumentar a verba da saude
para adquirir esse medicamento o qual é
fundamental para os pacientes com, AME
recebam logo para que tenham uma qualidade
de vida.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim, como paciente, Qual: Zolgensma , Positivo e 32 - Sim, como paciente, Qual: Ridisplam 2 _N3o 2 _Nio

ou cuidador de
paciente

03/10/2025

Eu acho um extremo absurdo esses
medicamentos ainda ndo terem sido
implantado no SUS, ja é comprovado
cientificamente as melhores que eles fornecem
para os pacientes, desde ja esse e os outros
medicamentos devem ser incorporados no sus
para todos os tipos de AME

facilidades: Esse medicamento é capaz de salvar vidas dos
pacientes com AME, apresenta a melhora logo apds
tomar e da a oportunidade do paciente continuar
respirando, ja que a AME vai acabar com a vida do

paciente aos poucos, principalmente através da
respiragdo., Negativo e dificuldades: Nenhum

/spinraza , Positivo: Esse medicamento mudou
minha vida no pouco tempo que tive acesso,
tendo mais facilidade pra andar, tendo mais
disposi¢do, mais forga, mais equilibrio, mais
resisténcia nos musculos, etc.. ndo tenho
palavras pra descrever a importancia desse
medicamento para os pacientes., Negativo:
Nenhum
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: , Positivo e

Profissional de - . b= 42 - Ndo 52 - Ndo
saude facilidades: A paciente apresentou aquisigdo de
habilidades motoras, conseguiu melhorar as complicagdes
03/10/2025 respiratérias e desenvolver a fala., Negativo e
dificuldades:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 - Ndo 42 - N3o 52_ Nio
tema
03/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 —‘S-im,, con.1c.> cuidador ou responsavel, Qua!: Zolgesma, 32-Nao 2 _N3o 2 _N3o
. Positivo e facilidades: Ganhos motores, Negativo e
ou cuidador de i ~
X dificuldades: N3o teve
paciente
03/10/2025
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema
03/10/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorpora}do no SUS, 2.- Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: I\./I(.eu filho a —.Sim, como cuida.dor ou respo.nsév’el,.QuaI: 42 - |dem as respostas 52 _ N3o.
EECER R (0] ongsemnogeho ?t?eparvoveque.e uma fEZ.L.ISO do onasemnogeno abeparvoveque. , Positivo e Assim quando‘m.eAU filho teve o dla‘gnostlco anteriores acerca da minha
. terapia revolucionaria para os pacientes com facilidades: Meu filho tomou onasemnogeno com 8 meses, iniciou o uso de Nusinersena. , experiéncia como familiar de
paciente AME, e de fato somos prova viva que ele fazo  abeparvoveque com 1 ano e 5 meses, e apos a infusdo ele Positivo: Gragas ao Nusinersena os sinais da um paciente com AME, que
03/10/2025 efeito esperado. , A vida do meu filho é outra mudou completamente, s6 pontos positivos. Esta cada dia AME foram paralisados, e pudemos ver pouca  acebeu a infusio do ’
apos a infusdo com o onasemnogeno mais vivo e forte. Possui mais movimentos motores, e evolugdo motora dele. A evolugdo motora que onasemnogeno
abeparvoveque, é uma crianga viva que quer com as sessoes de fisioterapia tem tido um ganho teve foi mais lenta, mesmo com os estimulos abeparvoveque.
explorar o mundo e quer testar todos seus muscular. , Negativo e dificuldades: O Unico ponto da fisioterapia didria. Apés o uso
limites motores. negativa que tenho a este medicamente é o acesso a ele. onasemnogeno abeparvoveque, observamos a
Meu filho teve o diagndstico com 8 meses, e sé recebeu evolugdo motora muito rapidamente, nas
c¢cm 1 ano e 5 meses por via judicial. primeiras semanas ele ja estava mais agil e com
o tronco mais firme. , Negativo: Infelizmente a
dose intratecal é uma situagdo bem incomoda,
e o fato de ter que tomar a cada 4 meses,
acaba tornando a vida do paciente como uma
contagem regressiva.
Interessado no 2- Euacho que Qeve ser inc,orpo‘rado n.o S~US, 22 -, Sim,, como profissional de saud.ef Qual: N 32 —.Sim, como p.rofissional de. s?al]de, Qual: 42 - N3o 52 N3o
tema A SES GO se manifesta favoravel a ampliagdo Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades: Nusinersena e Risdiplam, Positivo:
de uso do onasemnogeno abeparvoveque para Melhora na sobrevida global sem necessidade de Retardamento dos efeitos degenerativos da
03/10/2025 o tratamento de Atrofia Muscular Espinhal ventilagdo invasiva, , Aquisicdo de marcos motores AME., Negativo: Ndo se aplica
(AME) 5q em pacientes menores de dois anos relevantes, incluindo sentar-se e, em alguns casos,
de idade, uma vez que dentro do sistema deambulagdo, , Beneficio clinico mais pronunciado
publico a janela de 6 meses para fechamento quando administrado precocemente, antes da perda
diagndstico é muito pequena. irreversivel de neurdnios motores, Negativo e
dificuldades: A dificuldade de acesso ao medicamento e
instiuicdes devidamente capacitadas para aplicagdo.
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Nao 42 - n3o 52 n3o
03/10/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
, Os ganhos sdo grandes, pois cria
salde . - ;
independéncia para as criangas no futuro,
03/10/2025 garantindo também que os pais possam voltar
ao trabalho, pois seus filhos nao dependem
mais 100% deles.
Iheressm s e 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32 - Ndo 2 _N3o a_Nio
Acompanhando casos proximos, presenciei
tema )
criangas sendo curadas e, realmente, tendo
03/10/2025 melhora no quadro, impedindo e, até mesmo,
causando regressao do avango da doenga.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Risdiplan e 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 2 _N3o
. Liberagdo do medicamento conforme idade aguardando a infusdo do onasemnogeno abeparvoveque, Risdiplam, Positivo: Paciente assintomatico em
ou cuidador de - ) - " ; P
. indicada pelo fabricante Positivo e facilidades: Melhoras superiores aos outros uso da medicagdo. Diagndstico no teste do
paciente medicamentos e facilidade de ser Unica dose, Negativoe  pezinho, Negativo: Atraso na entrega do
04/10/2025 dificuldades: Dificil acesso a populagdo medicamento e uso didrio da medicagdo
Organizacdo da 12 - Eu acho qug deve ser.incorporado noSuUS, 22 -.Sim,, como cu.ic.iador ou. I.'esponsével, Qual: 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o
Sociedade Civil Transformar a vida das criangas que nascem Nusinersena , Positivo e facilidades: Meu filho nasceu com
com AME no Brasil, ¢ uma divida antiga do MS  AME |, e desde o inicio do seu tratamento com
04/10/2025 com toda comunidade AME nusinersena, sua estabilidade clinica é surpreendente. ,
Negativo e dificuldades: Nenhum
Interessado no 12 - Eu acho que devg §er incorpprado noSUS, 22-Nao 32 - Ndo 2 _N3o a_Nio
tema Pelos relatos dos familiares e cuidadores dos
pacientes que receberam o tratamernto, é
06/10/2025 extremamente gratificante ver a esperanga
que eles tem com a crianga podendo crescer
com maior qualidade de vida e podendo fazer
coisas “normais”. A felicidade de ver uma
crianga podendo falar, se mexer, brincar,
comer sem ajuda de aparelho e até mesmo
bater palma ao cantar parabéns... tudo isso
ndo tem como ndo acreditar que o
medicamento trard beneficios aos pacientes. ,
Além disso, com o avnago dessas criangas de
forma saudavel, podem se tornar adultos
contribuintes para o sistema. Com os atuais
tratametos, além da criangas estar
desabilitada, uma mao ou pai terdo que
abandonar o trabalho para cuidar da crianga
com baixa expectativa de vida. Com o
medicamento podem ter uma vida normal e
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2-Nao 42 - n3o 5o E)

ou cuidador de
paciente

06/10/2025

Para aumento dos tratamentos ofericidos pelo
governo
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
tema
07/10/2025
Erafissienclie 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2, Sim,, como profissional de saude, Qual: Spinraza, 2-Nio 42 - N3o 52 N3o
e Positivo e facilidades: O paciente teve melhora nos
parametros ventilatdrios ja depois da segunda dose. ,
07/10/2025 Negativo e dificuldades: N3o teve
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2.-Nio a_N3o a_ N3o
ou cuidaldor de Acredito ser muito importante a Onasemnogeno abeparvoveque, ndo administrei dose,
. disponibilizagdo pelo SUS, pois é muito caro mas estive presente durante consultas médicas e o

paciente para ser comprado individualmente, os tratamento de paciente que era meu familiar , Positivo e
08/10/2025 impostos que sdo pagos sdo para essa facilidades: Evolugdo notdria na forga do paciente, poder

finalidade, ajudar os necessitados, para caso se levantar, coordenagdo motora, disposicdo,

nds precisarmos de ajuda, podermos contar melhoramento visivel na questdo da caminhada, com a

com auxilio dos érgdos publicos, além disso, crianga conseguindo finalmente dar seus primeiros

para que todos tenham a possibilidade de passos. , Negativo e dificuldades: ndo percebi resultado

acesso negativo no paciente
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgensma 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

08/10/2025

Esse medicamento é muito importante para as
nossas criangas, ele é necessario para que a
crianga tenha a chance de puder viver uma
vida mais leve, ele pode ndo curar totalmente
mais ele muda a vida msm assim.

, Positivo e facilidades: Esse medicamento salva e mudaa Risdiplam e spiranza, Positivo: Facilidade pra
vida dos pacientes, comegando pela respiragao, andar, mais equilibrio, mais forga, menos
Ajudando o paciente a puder ter uma vida mais facil, as dores, mais disposi¢do, dormir melhor, se
pessoas com AME ja passam por dificuldade DMS, o alimentar melhor,etc..., Negativo: O Unico
minimo que podem fazer é ajudar a facilitar pelo menos ponto negativo é a dificuldade para ter acesso
um pouco o acesso ao remédio , Negativo e dificuldades: ao medicamento

Nenhum
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

08/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Ainda que seja de alto dispéndio publico o
custeio destes medicamentos, cabe,
principalmente ao Estado, a cobertura
medicamentosa para o tratamento destas
patologias em comento, posto que, em sua
maioria, ocorrem no amago de familias
carentes aqui no Brasil (mesmo que ndo
fossem, o alto valor do tratamento constitui-se
impeditivo a saude das criangas
diagnosticadas)., Digo isto, pois tenho uma
amiga, que mais considero como irma, que aos
seis anos de idade descobriu que tinha AME
tipo Il e, por sua familia alcangar apoio do
Governo Federal no custeio do tratamento, ela
hoje se desenvolveu de forma quase plena,
sendo ela estudante de Direito, atleta da
Selegdo Brasileira Paralimpica, modelo, ativista
PcD, dentre outras atividades, (ela é
@LaissaGuerreira)., Dessa forma, diante de
uma prova viva como a tal, oferecer uma
chance de vida a criangas diagnosticadas com
esse tipo de AME é uma urgéncia a ser
atendida, por isso acho devido e necessario a
avaliagdo desse medicamento para que sejam
adotadas as medidas de praxe.

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: , Positivo e 32 - Ndo 42 - N3o 52 - N3o
facilidades: Desenvolvimento corpdreo, desenvolvimento

da atividade sensorial e das fungdes cognitivas., Negativo

e dificuldades: Leve queda na pressdo arterial

sazonalmente

Interessado no
tema

08/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O produto em avaliagdo é uma ferramenta
muito importante para tratar os pacientes que
tem uma doenga severa como a AME e a
indicagdo para até 2 anos de idade esta em
conformidade com a bula aprovada do
medicamento pela ANVISA., Os estudos do
medicamento demonstraram eficacia e
seguranca, além de proporcionar o beneficio
de uma terapia génica com apenas uma
infusdo e trazendo esperancga e qualidade de
vida para essas criangas., O beneficio para o

paciente, cuidadores e para o sistema de saude

é muito grande., Esse medicamento esta
disponivel em diversos paises, e as criangas do
Brasil também merecem receber esse
tratamento quando sdo diagnosticadas até os
seus 2 anos de idade.

Profissional de
saude

09/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
AME é uma doenca progressiva grave.
Zolgensma é uma excelente opgdo terapéutica
de dose Unica

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgensma, 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - Estudos piloto e estudos 52 - N3o.

Positivo e facilidades: Medicamento eficaz para Nusinersena, Risdiplam, Positivo: de vida real
tratamento de AME, com bons resultados nos estudos Medicamentos eficazes para tratamento de

piloto e nos estudos de vida real. Efeitos colaterais AME, com bons resultados nos estudos piloto e

controldveis. Dose Unica, Negativo e dificuldades: nos estudos de vida real. Efeitos colaterais

Nenhuma. controlaveis. Uso continuo, Negativo: Nenhum
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Contribuiu

12 Opiniao, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

como:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

dificuldade, outros efeitos:
22 - Ndo

efeitos, facilidade, dificuldade:
32- N3o

economicos:

Familiar, amigo o 42 - Nao 52-Ndo
ou cuidador de Necessario ao tratamento da doenga
paciente
09/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32 - Ndo 42 - N3o 52_ Nio
ou cuidador de Essa medicagdo é muito importante para essas
K criangas, convivo diariamente com uma pessoa
paciente que tem AME e sei 0 qudo é importante para
09/10/2025 essas pessoas.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incor~porado no SUS, 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
o @UeEGEr GE Eu SOU A FAVOR DA AMPLIACAO, pois
K conhego um bebé que recebeu com 1 anoe 7
paciente meses e teve sua vida m&#xdada, para muito
10/10/2025 melhor por conta do medicamento!
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o

tema

13/10/2025
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Contribuiu

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como:

Profissional de
saude

13/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
"¢Os artigos mostram que a eficacia do
tratamento para Atrofia Muscular Espinhal
(AME) é muito melhor e mais rapida quando a
terapia génica (Onasemnogene Abeparvovec) é
aplicada em criangas de até 2 anos. Os estudos
provam que, se a crianga for tratada antes dos
dois anos, ela tem um ganho motor
significativo (como o aumento na escala CHOP-
INTEND) em apenas 3 meses, o que é crucial
para o desenvolvimento. O estudo brasileiro,
inclusive, confirma esses ganhos na fungdo
motora e respiratdria, além de mostrar que
adiar o tratamento, ou seja, tratar depois dos 2
anos, exige muito mais tempo de uso de
corticoides, que sdo remédios fortes para
controlar os efeitos colaterais., ¢A questdo da
seguranc¢a também fica mais tranquila se o
tratamento for feito cedo. O principal
problema da terapia génica é a toxicidade no
figado (elevagdo das transaminases), e os
dados cientificos mostram claramente que
quanto maior o peso da crianga (acima de 8,5
text{ kg} ou 13,5 text{ kg}), maior é o risco
desse problema e mais dificil fica para os
médicos controlarem, sendo necessario usar os
corticoides por periodos bem mais longos. Por
isso, a recomendagcado € clara: a incorporagdo
no SUS deve ser priorizada para criangas de até
2 anos, pois essa é a ""janela"" onde a gente
garante o maximo de beneficio com o menor
risco de complicagdes."

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Onasemnogeno abeparvovec, Positivo e facilidades:
Acompanho uma paciente em especifico que recebeu a
medicagdo com idade préxima aos 2 anos de idade (ela
tem AME tipo 2). Atualmente ela esta com 4 anos, segue
sem perdas motoras, sem uso de suporte respiratério e
vem apresentando discretos ganhos com fisioterapia. Sem
a medicacgdo, ela provavelmente ja estaria com
degradagdo motora e em uso de suporte ventilatério. ,
Negativo e dificuldades: Nao verifiquei efeitos colaterais
nessa paciente em si.

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satide, Qual:
Nusinersena e risdiplan, Positivo: Também
ajudaram na estabilizagdo da doenga.,
Negativo: Sdo de uso continuo, enquanto que o
medicamento em questdo é de aplicagdo Unica.

economicos:

52 - Pelo fato de o
medicamento promover
estabilizagdo da doenga,
estima-se que os gastos a
longo prazo com
internagdes por
complicagdes da doenga
sejam minimizados.

42 - "A recomendagdo é clara:
a incorporagdo no SUS deve
ser priorizada para criangas
de até 2 anos, pois essa é a
""janela"" onde a gente
garante o maximo de
beneficio com o menor risco
de complicag@es., Existem
diversos artigos cientificos
que mostram essas
afirmag&es, como por
exemplo: , D&#39, Silva AM,
Holland S, Kariyawasam D,
Herbert K, Barclay P, Cairns A,
MacLennan SC, Ryan MM,
Sampaio H, Smith N,
Woodcock IR, Yiu EM,
Alexander IE, Farrar MA.
Onasemnogene abeparvovec
in spinal muscular atrophy: an
Australian experience of
safety and efficacy. Ann Clin
Transl Neurol. 2022 Mar,
9(3):339-350. doi:
10.1002/acn3.51519. Epub
2022 Feb 16. PMID:
35170254, PMCID:
PM(C8935277"

Interessado no
tema

13/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O direito ao medicamento é essencial para
crianga até 2 anos
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Contribuiu

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como:

Profissional de
saude

14/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O perfil de seguranga para essa populagdo de
até 2 anos, com indicagdo em bula, permanece
consistente com os estudos de
desenvolvimento clinico, com relato de
eventos adversos ja conhecidos e manejaveis
dentro de um plano adequado de
monitoramento. Visto que trata-se de
administragdo Unica e as outras alternativas
sdo tratamento de uso continuo, a longo prazo,
torna-se financeiramente viavel. Além disso, o
tempo entra a suspeita diagndstica e a sua
confirmagdo supera os 6 meses de vida na
maioria dos casos.

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:

Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades:

Houve melhora motora, com ganhos nas escalas de
avaliagdo e melhora na qualidade de vida da paciente,
Negativo e dificuldades: N3o tive experiéncia com
resultados negativos

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satide, Qual:
Nusinersena, Ridisplan, Positivo: Houve
melhora motora, com ganhos nas escalas de
avaliacdo e melhora na qualidade de vida da
paciente, Negativo: O paciente com ridisplan
evoluiu para traqueostomia.

economicos:

42 - Os estudos mostram
melhorias significativas em
diversos aspectos clinicos,
tanto em pacientes tratados
pela primeira vez (NAIVE)
quanto naqueles que
migraram de outras terapias
para o onasemnogeno
abeparvoveque (apos terapia
PONTE ou SWITCH). Foram
observados incrementos nos
desfechos de funcionalidade,
com aumento na pontuagdo
de escalas (CHOP-INTEND,
HFMSE e RULM), aquisicdo de
novos marcos motores,
melhora nos parametros
ventilatérios (redugdo no
tempo de ventilagdo ndo-
invasiva e independéncia de
ventilagdo) e também na
fungdo bulbar (melhora na
degluticdo e independéncia
de suporte nutricional).
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

Profissional de
saude

14/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Considero que a ampliagdo da terapia génica
com Onasemnogeno Abeparvoveque para
pacientes com AME 5q de até dois anos de
idade é clinicamente mandatdria, superando a
incerteza gerada pelos elevados custos e pela
baixa certeza da evidéncia em faixas etarias
mais avangadas. O medicamento, por ser uma
terapia de dose Unica que insere uma cépia
funcional do gene SMN1, tem um potencial
modificador de fenétipo superior e mais
prético que as terapias cronicas. Os estudos
pivots como START, STR1VE-US e STR1VE-EU
estabeleceram a eficdcia em sobrevida e ganho
motor para a faixa de --6 meses. Contudo, a
evidéncia se estende a criangas mais velhas,
com dados dos estudos SPRINT, Alves et al.
(2024) e Mendonga et al. (2024) confirmando
que a sobrevida global é mantida (>95%) e que
o0 alcance de marcos motores — como sentar
sem apoio e marcha assistida — é significativo
mesmo no grupo de 6-24 meses,
frequentemente apds o uso prévio de
Nusinersena ou Risdiplam. O risco de eventos
adversos (EA), como a hepatotoxicidade e a
trombocitopenia, é previsivel e gerenciavel,
devendo ser balanceado pela eliminagdo do
onus de tratamentos intratecais repetidos
(como no caso da nusinersena). A urgéncia
clinica e a experiéncia real demonstram que a
ampliagdo do acesso é vital, oferecendo a
chance de recuperagdo funcional maxima em
pacientes com AME.

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:
Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades:
Melhora nos ganhos motores, dose Unica de aplicagdo,
endovenoso., Negativo e dificuldades: Dificuldades
apenas logisticas para fornecimento e aplicagdo da
medicagdo.

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
Nusinersena e EVRYSDI, Positivo: Boa eficacia
dos medicamentos supracitados na aquisicao
motora dos pacientes com AME., Negativo: Via
de administragdo que muitas vezes
impossibilita (como no caso da intratecal em
pacientes com escoliose grave na nusinersena)
ou frequéncia elevada (uso oral diario do
evrysdi), que a longo prazo aumentam muito o
custo.

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
econdmicos:

42 - Reitero o potencial 52-Ndo

transformador do

Onasemnogeno

Abeparvoveque, uma terapia
génica de dose Unica que
aborda a raiz da doenga: a
delegdo do gene SMIN1.
Minha opinido técnica é
favoravel a ampliagdo da
cobertura no SUS. O Relatério
CONITEC ja atesta a
superioridade estatistica do
medicamento em pacientes
de 0-6 meses para sobrevida
livre de eventos. Contudo, a
evidéncia se expandiu, dados
do SPR1INT e estudos
brasileiros demonstram
beneficio além dos 6 meses.
O grupo de 6-24 meses
alcangou sentar-se sem apoio
em até 92% dos casos e
marcha independente em
37%. A primeira impressdo, a
estatistica da marcha pode
parecer limitante, porém para
uma doenga com carater de
extrema morbimortalidade e
perda de autonomia, o
tratamento melhora
dubstancialmente a sua
qualidade de vida,
expectativa de vida e ganho
de fungdo. Estudos como
Mendonga et al. (2024) e a
coorte brasileira (Alves et al.,
2024) confirmam ganhos
motores mais expressivos
com a terapia génica, mesmo
em pacientes previamente
tratados com Nusinersena,
indicando um beneficio
adicional., O perfil de
seguranga é previsivel,
incluindo possibilidade de
hepatotoxicidade e
trombocitopenia. Todavia,
sdo efeitos controldveis sob
protocolo de corticosteroide.
Além disso, sdo riscos
conhecidos, porém com um
beneficio incomparavel de
oferecer uma solugdo de dose
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

Unica. , , Concluo refletindo
que a restrigdo etaria gera
iniquidade. Tenho pacientes
diagnosticados tardiamente
que teriam se beneficiado
enormemente se a terapia
estivesse disponivel. O
diagndstico precoce (Triagem
Neonatal) estd em expansdo
e a janela terapéutica deve
acompanha-lo. Apesar do
elevado Custo-Efetividade
Incremental, o potencial de
modificar o curso da doenga
para a vida toda justifica o
investimento, sobretudo via
Acordos de
Compartilhamento de Risco
(ACR) aprimorados.

2 - Sim, como cuidador ou responsével, Qual:

Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Sim,, como.cyidador 9_” responsével., Qual: . 0 ¢ 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de Zolgensma, Positivo e facilidades: Meu filho recebeu o Spinraza, Positivo: Controle da doenga,
. zolgensma apos os 6 meses de idade e apresentou Negativo: Aplicagdo periddica em centro
paciente melhora em seu forca, comegando a sentar sem apoio, cirdrgico
14/10/2025 controle de tronco e pescogo, melhora na voz e fala,
retirada da traqueostomia devido a melhora na parte
respiratdria, entre outros , Negativo e dificuldades:
Nenhum
Organizacio da 12 - Eu acho que deye ser incorporado rlo SU.S, 22 - Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
. . Entendo que o medicamento em questdo foi e
Sociedade Civil . . ) h
é revolucionario e vem salvando vidas, e a
15/10/2025 extensdo da faixa etaria, sé salvaria mais e
mais vidas, alem de trazer novamente a
qualidade de vidas para essas criangas e
familiares.
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS a-Nao 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema
15/10/2025
Iheresse me 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo a_Nio a_Nio

tema

16/10/2025

E de grande relevancia para as criangas do
Brasil terem acesso ao medicamento, mesmo
que de forma tardia. Visto que no Brasil muitos
dos diagndsticos sdo feitos apds os 6 meses ou
até mais tarde. Levando a crianga a ser
desqualificada a receber o medicamento tdo
onerosos pelo SUS. A prorrogacgdo até dois
anos dara maiores chances aos diagndstico
tardios, que sdo vidas que merecem todo o
suporte necessario para viver.
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 42 - N3o 52 - N3o
Deve ser incorporado ao SUS para criangas de
até 2 anos de idade, conforme consta na Bula
16/10/2025 do proprio medicamento, para que a politica
publica seja eficaz, haja vista que muitas
criangas que sofrem de AME sdo
diagnosticadas apenas ap6s completarem 6
meses de idade, o que as faz perderem a
oportunidade de usufruir do medicamento da
maneira como ele é disponibilizado agora (até
6 meses de vida).

Interessado no
tema

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2-Nédo 42 - N3o 5a_ N3o
Acompanho colegas que trabalham com AME
no hospital e acompanho a dificuldade que
16/10/2025 existe para conseguirem acesso para os
pequenos, visto que é una doenca
diagnosticada na infancia, porém o acesso
ainda é restristo. Isso causa muita angusta para
noés profissionais e ainda mais para os
familiares que sabem que o Zolgesma é um life
change e que quanto antes se inicia o
tratamento, maiores sdo as chances de cura,
de viverem como criangas normais, sem
sequelas que impactam diretamente a vida dos
pequenos e dos pais, principalmente as maes,
que precisam abandonar o trabalho e se véem
em pouco tempo em vulnerabilidade
econdmica, porque além de tudo, existem
diversos gastos invisiveis decorrentes da
doenga. Além de desumano, chega a ser
inépcia das autoridades governamentais ainda
ndo entederem que o investimento em saude e
prevengdo, reduz gastos a longo prazo. Pensem
que ndo é apenas uma crianca e uma méae/pai,
sdo pelo menos duas vidas, duas méos de
obras laborais que fardo girar a economia, dois
contribuintes pagadores de impostos e ndo
dependentes de auxilio do governo.

Profissional de
saude
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satude, Qual: 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42~ Mendell JR, Al-Zaidy SA, 52_ N3o
saude Acredito que por ser uma medicagdo de Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades: Nusinersen (oligonucledtido antisense) e Lehman KJ, McColly M, Lowes
altissimo custo, porém com um impacto clinico DNPM normal aos dois anos de idade em pacientes que Risdiplam (modificador do splicing), Positivo: LP, Alfano LN, et al., Five-Year
16/10/2025 muito significativo, além da incorporagdo da realizaram a terapia génica pré-sintomaticos e ganho de Resultados similares ao da terapia génica, Extension Results of the
medicagdo ao SUS para pacientes antes dos 6 marcos de DNPM ou estabilizacdo da doenga em Negativo: Nenhum Phase 1 START Trial of
meses de idade, é de suma importancia a pacientes sintomdticos precoces. Independéncia de Onasemnogene, Abeparvovec
incorporagdo da testagem molecular para AME  suporte ventilatério aos 6 anos de idade em pacientes que in Spinal Muscular Atrophy.
na triagem neonatal basica o quanto antes, realizaram a terapia génica pré-sintométicos e/ou JAMA Neurol. 2021,
uma vez que os melhores desfechos serdo sintomaticos precoces. Diminuigdo da morbimortalidade 78(7):834-41.
obtidos quando a aplicagdo for realizada em (quando comparado com a histéria natural da doenga),
pacientes pré-sintomaticos ou sintomaticos com consequente melhora da expectativa e/ou qualidade
precoces. de vida em pacientes que realizaram a terapia génica em
pacientes que realizaram a terapia génica em fase pré-
necessidade de suporte ventilatério continuo. , Negativo e
dificuldades: Nenhum
el me 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 . N3o
tema
16/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nao 32 - Sim, como paciente, Qual: Nusinersena, a_Nio 52_ N3o
tema Tratar a AME nos anos iniciais de vida é Positivo: Estabilizagdo da doenca, ganho de
primordial para que estes pacientes pontuacgdo em forga e escala motora. Grande
16/10/2025 apresentam grandes chances de locomogdo, ganho na qualidade de vida!, Negativo:
qualidade de vida e independéncia. Se eu Nenhum.
tivesse utilizado a medicagdo hd 32 anos atras
(caso ela existisse) sem duvidas minha vida
seria completamente diferente hoje.
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
satde Melhora a qualidade de vida das criangas e
permitem que elas tenham uma vida muito
16/10/2025 mais funcional. Dependendo de menos
medicamentos e menos terapias ao longo da
vida.
Interessado no 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, a-Nao 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema Muitas criangas morrem por falta de acesso ao
medicamento, acho que ele deve ser
16/10/2025 disponibilizado no SUS para que as familias
tenham direito e ajuda necessaria para salvar
seus filhos
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Nao a_N3o a_N3o

ou cuidador de
paciente

16/10/2025
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Interessado no
tema

16/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O produto claramente apresenta maior
efetividade que os concorrentes. A empresa
ofertou um acordo de compartilhamento de
risco, que pode ajudar a enderecar as
incertezas clinicas assim como ofereceu um
parcelamento no pagamento da tecnologia,
amenizando o impacto orgamentario.
Claramente a CONITEC ndo considerou o prego
ofertado pela empresa, uma vez que na tabela
2 (pagina 49/50) do relatério preliminar, o
custo considerado para o medicamento foi de
RS 12.438.713,42 (aparentemente foi
considerado o dobro do prego ofertado), assim
como ndo considerou o parcelamento em 5
anos, pois ao se analisar os dados de impacto
orgamentario a CONITEC considerou o valor
integral do medicamento em parcela Unica. Por
ser de dose Unica o medicamento pode
apresentar maior previsdo orgamentdria para o
Ministério.

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgensma,
Positivo e facilidades: A melhora clinica dos pacientes
acima de 7 meses é inquestionavel. E possivel notar
ganhos tanto na fungdo respiratdria quanto na parte
motora. Pacientes que possuiram acesso ao Zolgensma
tiveram uma 6tima resposta e desenvolvimento. ,

Negativo e dificuldades: Dificuldade de acesso ao
medicamento junto ao governo.

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
Risdiplam (Evrysdi) e Spinraza (Nusinersena),
Positivo: Inicialmente a doenga parece se
estabilizar., Negativo: pacientes apresentam
perda motora e respiratéria ao longo da
utilizagdo.

42 - Chega a ser injusto
comparar o Zolgensma com
Risdiplam (Evrysdi) e Spinraza
(Nusinersena),
principalmente com o
Spinraza (Nusinersena), pois o
Zolgensma claramente traz
beneficios e ganhos clinicos,
possuindo uma taxa de
sobrevida quase que de
100%, enquanto o
Nusinersena possui uma taxa
muito alta de mortalidade.
Ora, se o paciente em
utilizagdo Spinraza
(Nusinersena), infelizmente,
vem a ébito muito cedo, é
claro que os gastos do
Ministério com Spinraza
(Nusinersena) serdo baixos.
Novamente, uma
comparag¢ao que ndo é justa.

52 - Claramente a
CONITEC ndo considerou
o prego ofertado pela
empresa, uma vez que na
tabela 2 (pagina 49/50)
do relatério preliminar, o
custo considerado para o
medicamento foi de RS
12.438.713,42
(aparentemente foi
considerado o dobro do
prego ofertado), assim
como ndo considerou o
parcelamento em 5 anos,
pois ao se analisar os
dados de impacto
orgamentario a CONITEC
considerou o valor
integral do medicamento
em parcela Unica. Por ser
de dose Unica o
medicamento pode
apresentar maior
previsdo orgamentaria
para o Ministério.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

16/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A ampliagdo do acesso é essencial para garantir
equidade e justica no tratamento das criangas
com AME no Brasil. Atualmente, a limitagdo do
uso apenas para bebés de até 6 meses exclui
muitas criangas que ndo foram diagnosticadas
a tempo, seja pela falta de triagem neonatal ou
por atrasos no sistema publico de satde., Essas
criangas também tém direito a vida e a
oportunidade de tratamento eficaz. A AME é
uma doenga devastadora, mas hoje ha
esperanga., O tratamento precoce e adequado
salva vidas e reduz a necessidade de ventilagdo
mecanica e internagdes constantes, o que
também traz impacto positivo nos custos de
longo prazo ao SUS., , Negar o tratamento a
uma crianga por alguns meses de diferenga de
idade é uma injustica e uma perda irreparavel.,
A vida de uma crianga ndo pode ser medida
apenas por planilhas financeiras.

2 - Estudos e relatos
internacionais mostram que o
Zolgensma é capaz de
interromper a progressdo da
AME e melhorar o
desenvolvimento motor
mesmo em criangas com mais
de 6 meses, desde que
tratadas precocemente
dentro da janela de eficacia
(até 2 anos)., Portanto,
ampliar o uso até 2 anos é
uma medida respaldada por
evidéncias e pela prépria bula
aprovada pela Anvisa.

2- Ndo

Paciente

16/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

22 - Nao
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
a. i a_ N3 a_ N3 - ~
Familiar, amigo 12-Eu ac‘ho que deve ser‘lncorporado noSUS, 22-Néao 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de Deve ser incorporado, pois para as pessoas que
K tiveram acesso ao medicamento as melhorias
paciente na qualidade de vida sdo extremamente
16/10/2025 significativas.
- . a. i a_ N3 a_ N3
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, . 22-Nao 32 - Ndo 42 - N3o 52_ Nio
ou cuidador de
paciente
16/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 52 N3o
-~ cuida,dor e Mais chance das criangas terem uma vida mais Risdiplan, Positivo: Mais forga movimento,
—_— normal possivel,com menor limitagdes Negativo: Nenhum
paciente
16/10/2025
a. i a_ N3 a_ N3
Familiar, amigo 12-Eu ac.ho que deve ser |ncorp9rado no SUS, Ndo Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de Este medicamento pode salvar vidas.
paciente
16/10/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2.- Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_N3o a_ N3o
-~ cuidaldor e A ampliagdo do fornecimento do Zolgensma no Zolgensma, Positivo e facilidades: Minha filha tomou a Spinraza e Risdiplam, Positivo: No inicio,
. SUS salvaria muitas criangas, pois a grande medicagdo com quase 2 anos de idade e teve muitas quando foi diagnosticada, s existia o Spinraza,
paciente maioria ndo é diagnosticada até os 6 meses de  evolugdes, passou a ter controle de cabega e tronco, que apenas ndo deixa a doenga evoluir. Ja o
16/10/2025 vida. E recebendo a medicagdo até os 2 anos, movimentos nos bragos e pernas, pega de objetos, fala, Risdiplam, alem de ndo deixar a doenga evoluir,
posso afirmar com toda certeza que faz toda enfim, foram muitas., Negativo e dificuldades: Dificuldade percebe-se um aumento de forga e melhora da
diferenca, a minha filha é prova viva disso. na aquisi¢do, preco absurdo, fora da realidade, ja que parte oral, também é muito mais facil de
tivemos que pagar os absurdamente 9 milhdes de reais. administrar, ja que é via oral., Negativo:
Spinraza por ser via intratecal judia da crianga,
além disso aqui em Santa Catarina a aplicagdo
pelo SUS é realizada apenas em Floriandpolis, o
que dificulta mais, pois o paciente fica o dia
todo fora e em jejum aguardando ser chamado
para a aplicagdo no Centro cirtrgico. Risdiplam
ndo foi resultado, mas sim o acesso, ja que este
foi negado para a minha filha pelo SUS.
Familiar, amigo 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Nao 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:  4a _ N30 52 N3o
ou cuidador de Esse medicamento é essencial para vida dessas Spinraza, Positivo: Melhora de movimentos e
. criangas pode mudar a vida delas,evita percas e evolugdo , Negativo: Nenhum resultado
paciente internagGes e tras muitos beneficios para vida negativo
16/10/2025 delas
a_ i a_N3 a_N3
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32 - Nio 2 - Nio a_N3o

ou cuidador de
paciente

16/10/2025

Acho que tem que ser liberado independente
da idade.
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satude, Qual: 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
saude Trata-se de um tratamento seguro com eficacia Onasemnogeno abeparvoveque, nusinersena e risdiplam., Nusinersena e risdiplam., Positivo: Esses
comprovada em estudos clinicos, que melhora  Positivo e facilidades: Onasemnogeno é um tratamento medicamentos também melhoram a fungdo
16/10/2025 a fungdo motora dos pacientes, preserva a que aumenta a sobrevida dos pacientes, melhorando a motora, mas os resultados em pesquisas
fungdo respiratéria e aumenta sua sobrevida. fungdo motora e preservando a fungdo respiratoria., clinicas sdo inferiores ao Onasemnogeno
Negativo e dificuldades: Ndo observei resultados abeparvoveque., Negativo: Ndo observei
negativos. resultados negativos.
Familiar, amigo 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgesma, 32 -Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_Nio a_ N3o
-~ cuidaldor e E de extrema importancia o SUS fornecer essa  Positivo e facilidades: Depois da medigdo as meninas nusinersena, Positivo: Essa medicagdo dava
. medicagdo o mais rapido possivel bem como tiveram uma evolugdo muita satisfatoria, e cada dia passa uma leve melhor mas com o passar do tempo
paciente diz na constituicdo A SAUDE E UM DIREITO DE  tem uma evolugdo nova, acreditando se a medicacdo ele ndo da resultado significado, mas ajudou
16/10/2025 TODOS ! fosse aplicada antes dos anos, seria muito maior ., até a aplicagdo do zolgesma , Negativo: Com o
Negativo e dificuldades: Ndo teve nenhuma, gracas a passar do tempo parecia que ele perdia o efeito
Deus ! Sé resultado positivo.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
17/10/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2 - Sim,, como cuidador ou responsével, Qual: Zolgesma, 32 - Sim, como cuidador ou responsével, Qual:, 4a_ N30 52 N3o
EECER R Positivo e facilidades: melhora fisica significativa , Positivo: , Negativo:
S Negativo e dificuldades: nenhuma
paciente
17/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de O medicamento tem um valor muito alto e é
. inacessivel para a maioria das familias com
paciente integrantes com AME. O medicamento é
17/10/2025 fundamental para a melhora no
desenvolvimento e uma esperanga para que as
criangas possam tem os direitos de todas as
criangas, de brincar, dangar, se alimentarem
sozinhas, ter melhores condigdes respiratdrias...
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Spiranza, 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de Toda crianga com ame tem direito a vida e esse  Positivo e facilidades: Grandes melhoras na fungdo Fisioterapia, Fonodiologa | carnitina , Positivo:
K medicamento estendido a aplicagdo até dois motora, respiratéria, o paciente passou a sustentar o Ganho de massa, tonus muscular, Negativo:
paciente anos da a chance de mais criangas serem salvas tronco e cabega , Negativo e dificuldades: Nenhum Nenhum
17/10/2025 e terem qualidade de vida.
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao 2 _N3o 2 _Nio
A doenga AME é uma doenga progressiva, é
17/10/2025 muito importante que o medicamento seja
utilizado o quanto antes para que o paciente
tenha uma vida melhor .
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o

tema

17/10/2025
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52 Estudos
economicos:

Contribuiu 42 Evidéncias clinicas:

como:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
Risdiplam e Nusinersena, Positivo: Risdiplam -

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:
Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades:

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A terapia génica para atrofia muscular espinhal

Profissional de 42 - Experiéncia brasileirade 52 - Estudo de custo

saude tratamento de pacientes efetividade no Brasil, ,
apresenta perfil robusto de resposta clinica, Estabilizacdo de doenca e ganhos significativos em fun¢do  ganho e estabilizagdo das fungdes motoras, UsO  acsa faixa etéria com terapia Fernandes BD, D&#39,
17/10/2025 com efeitos adversos bem conhecidos na motora e qualidade de vida. Medicagdo de dose Unica, oral, possibilidade de inicio rapido de génica, , Mendonca RH, Athayde Rodrigues F,

populagdo até 2 anos de idade. A incorporagdo
garante equidade de tratamento aos pacientes
e flexibilidade de opgdes em alguns cenarios
(como tratamento com medicagdo de dose
Unica em paciente que residem distante de
grandes centros)

Negativo e dificuldades: Necessidade de uso de

cortiterapia no periodo de infusdo e pds-infusdo.

Necessidade de infusdo em ambiente certificado

tratamento. Nusinersena - ganho e
estabilizagdo das fungGes motoras,uso a cada 4
meses apos o periodo de indugdo, , Negativo:
Risdiplam - necessidade condicionamento
adequado (geladeira). Nusinersena -
necessidade de estrutra para aplicagdo
intratecal, dificuldade de aplicagdo em
pacientes com escoliose

Ortega AB, Matsui CJr, van
der Linden V, Kerstenetzky M,
Grossklauss LF, Silveira-Lucas
EL, Polido GJ, Zanoteli E. Gene
replacement therapy for
spinal muscular atrophy:
safety and preliminary
efficacy in a Brazilian cohort.
Gene Ther. 2024 Jul, 31(7-
8):391-399. doi:
10.1038/s41434-024-00456-
y. Epub 2024 Jun 5. PMID:
38839888.,,

Cardoso Cirilo HN, Borges
SS, Krug BC, Probst LF,
Zimmermann |. Cost-
Effectiveness of
Onasemnogene
Abeparvovec Compared
With Nusinersen and
Risdiplam in Patients
With Spinal Muscular
Atrophy Type 1 in Brazil:
Custo-Efetividade do
Onasemnogeno
Abeparvoveque (AVXS-
101) em Comparagdo ao
Nusinersena e Risdiplam
em Pacientes com Atrofia
Muscular Espinhal Tipo 1
no Brasil. Value Health
Reg Issues. 2024 Mar,
40:108-117. doi:
10.1016/j.vhri.2023.11.00
4. Epub 2024 Jan 5. PMID:
38181723.

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

Familiar, amigo 2 - Ndo 2_Nio
ou cuidador de
paciente
17/10/2025
a_ N3 ini3 a_Nj3 a_ N3 - «
Interessado no 12 - Ndo tenho opinido formada Ndo Néo 42 - N3o 52 N3o
tema
17/10/2025
ane a a._ i a_gj i 3 H iti a_gj i 3 . ~ ~
Familiar, amigo : Eu acho que deve.ser |’nc<.3rporado no SUS, : .Slm,, como cwc.jador ou responsavel, Qual: , Positivoe 3 .S.lm, como cyldador ou responsével, Qual:, 4a_ N30 a_ N3o
. Sé quem recebe um diagndstico de AME sabe  facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:
ou cuidador de ) ) B
; as incertezas que vive. Sabendo que existe um
paciente medicamento que pode ajudar essas criangas é
17/10/2025 uma luta que precisa ser vencida, sdo vidas em
desenvolvimento e crescimento que serdo
alcangadas. ,
a_ i a_ N3 a_N3 x ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 - Nio 2 - Nio 2 - N3o

ou cuidador de
paciente

17/10/2025
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:
- B Ao nE A ) . . N -
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 3 . Sim, com.o.cwdador ou responsavel, Qual: 42 - N3o - Nio
. Spinraza, Positivo: Ganhos motores e
ou cuidador de o :
- respiragdo, Negativo:
paciente
17/10/2025
a. i a_ i issi ¥ . a_ N3 - ~
Profissional de 1—. Eu acAho.que deve ser incorporado no §US, 2 ',.SII’T‘I,, co'rr.w profissional de saude, Qu.al. Zolgensina, 32 - Ndo 42 - N3o - N3o
saude A importancia do, , Zolgensma no SUS reside Positivo e facilidades: Aumento da sobrevida e redugdo da
em oferecer uma terapia génica inovadora necessidade de suporte ventilatério, Desenvolvimento
17/10/2025 para criangas com Atrofia Muscular Espinhal motor, redugdo do estresse e dos custos associados a
(AME) tipo 1, representando um avango terapias continuas., Negativo e dificuldades: N/A
significativo para doengas raras. Ele
democratiza o acesso a um tratamento de alto
custo (mais de, R$7cap R $ 7 R$7 milhdes por
dose) e melhora a qualidade de vida,
permitindo que criangas atinjam marcos
motores essenciais.
a. i a_N3 a_gj i 4 . ~ ~
Familiar, amigo 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, N3o Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_Nio - N3o

ou cuidador de
paciente

17/10/2025

Acho que deve ser incorporado com maxima
urgéncia

Ridisplan, Positivo: Melhoria na condenagdo
motora, Negativo: nenhum
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52 Estudos
economicos:

Contribuiu 42 Evidéncias clinicas:

como:

0, comentario:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
Risdiplam e Nusinersen, Positivo: Ganho ou

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgensma,
Positivo e facilidades: Melhora significativa da fungdo

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A incorporacgdo da terapia génica com

Profissional de 42 - As evidéncias clinicas 52 - As analises

salde atuais demonstram de forma  econdmicas disponiveis
onasemnogeno abeparvoveque ao SUS é motora (observada inclusive por meio de escalas estabilizagdo de fungdo motora, melhora consistente que a terapia reforcam que a terapia
18/10/2025 medida necessdria, fundamentada em motoras), aquisicdo de marcos motores que ndo seriam ventilatéria e bulbar., Negativo: Alguns casos génica com onasemnogeno génica com
evidéncia cientifica consistente e em observados em contexto de histéria natural da doenga (ou com resposta insuficiente e dificuldade de abeparvoveque ¢ eficaz e onasemnogeno

seja, sem tratamento medicamentoso), melhora
ventilatéria e bulbar, reduzindo a necessidade de suporte
respiratdrio e nutricional. Além disso, o fato de ser uma
terapia de dose Unica traz uma importante facilidade para
os pacientes, comparando-se com alternativas que exijam
uso didrio de medicagdo ou infusdes intratecais
recorrentes (estes precisam ser utilizados de forma
persistente, por toda a vida do paciente, com maior risco
de md adesdo, além da sobrecarga emocional)., Negativo
e dificuldades: Monitoramento e manejo de eventos
adversos, sendo a maioria deles previsiveis e manejaveis.
Demora e dificuldade de acesso a medicagdo, que ainda
ocorre na realidade atual.,

adesdo por se tratarem de terapia de uso
crénico.

experiéncia clinica positiva. Estudos clinicos de
fase avancada e dados de mundo real, inclusive
brasileiros, mostram que o tratamento
modifica de forma significativa o curso natural
da Atrofia Muscular Espinhal (AME),
especialmente quando administrado até os 2
anos de idade. Observa-se melhora relevante
da fungdo motora, aquisigdo de marcos antes
inalcangaveis, estabilizagdo respiratdria e
redugdo da dependéncia de suporte
ventilatério e nutricional., , Na prética clinica,
esses resultados sdo evidentes. Criangas que
antes evoluiriam para perda funcional grave
mantém estabilidade, desenvolvem controle
cefélico, sentam-se de forma independente ou
até mesmo chegam a deambular,
apresentando melhor qualidade de vida. Trata-
se de uma intervengdo Unica, com seguranga
adequada dentro de protocolos bem
estruturados de corticoterapia e monitorizagdo
laboratorial., , Além disso, o tratamento gera
impacto econdmico positivo: ao prevenir
complicagdes graves como escoliose,
insuficiéncia respiratéria e dependéncia total
de cuidados, evita custos anuais elevados que,
somados ao longo da vida, superam o
investimento inicial. Assim, o uso precoce é
ndo apenas clinicamente eficaz, mas também
racional do ponto de vista de gestdo publica., ,
A terapia génica representa um avango

segura para o tratamento da
AME em criangas de até 2
anos. O conjunto dos estudos
clinicos e de mundo real
confirma beneficios motores,
bulbares e respiratérios
significativos, especialmente
quando a terapia é
administrada precocemente.,
, O estudo fase 3 SMART
(McMillan et al., 2024)
demonstrou segurancga e
melhora funcional mesmo em
criangas acima do peso
inicialmente estudado,
reforgando a aplicabilidade
ampliada da terapia. O
registro internacional
RESTORE (Servais et al., 2024)
evidenciou que pacientes
tratados precocemente
atingem mais rapidamente
marcos motores e
apresentam melhores escores
finais de CHOP-INTEND., , As
evidéncias de mundo real
reforcam esses achados. A
coorte multicéntrica europeia
de Weil} et al. (2024)

abeparvoveque, embora
apresente custo inicial
elevado, é uma
intervengdo custo-efetiva
quando considerados os
desfechos clinicos
alcangados e os custos
evitados pela prevengdo
da progressao da AME.
Os estudos internacionais
e modelagens de impacto
orgamentario
demonstram que o
investimento inicial é
compensado pela
expressiva redugdo de
despesas médicas e
sociais em médio e longo
prazo., , Estudos como o
de Zuluaga-Sanchez et al.
(2022) evidenciaram que
o custo anual de suporte
ndo farmacoldgico para
pacientes com AME
avangada pode
ultrapassar €100.000 por
paciente/ano,
considerando cuidadores,
internagdes, adaptacbes

transformador no cuidado da AME, oferecendo
sobrevida funcional, autonomia e melhor

confirmou ganhos motores
sustentados até 24 meses e
reducdo da dependéncia

domiciliares e perda de
produtividade familiar. A
prevencgdo dessa evolugdo

qualidade de vida. Sua incorporagdo ao SUS é
uma decisdo ética, técnica e socialmente
necessaria, garantindo equidade e acesso
oportuno a uma tecnologia que redefine o

ventilatéria, particularmente
quando o tratamento ocorreu
antes dos dois anos. O estudo
italiano de Pane et al. (2023)

clinica por meio da
terapia génica reduz
substancialmente tais
despesas cumulativas., ,

prognéstico de uma doenga rara e devastadora.

demonstrou beneficios
consistentes tanto em
pacientes virgens de

tratamento quanto naqueles

que migraram de outras
terapias, com melhora nas
fungGes motora e bulbar e
perfil de seguranca
comparavel. No Brasil,
Mendonga et al. (2024)
observou aumento médio
expressivo (+13 pontos) na

De forma semelhante,
Malone et al. (2021)
demonstraram, em
analise de custo-utilidade
nos Estados Unidos, que o
onasemnogeno
abeparvoveque apresenta
razdo de custo-
efetividade incremental
aceitdvel, especialmente
quando utilizado em
criangas tratadas
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52 Estudos
economicos:

escala CHOP-INTEND em seis  precocemente e com
meses, melhora na preservagdo da marcha.
autonomia respiratoéria e Os ganhos em qualidade
motora e segurancga de vida (QALYs) e redugdo
compativel com os achados de custos indiretos
globais., , De forma justificam o investimento
convergente, esses resultados inicial., , Além da
comprovam que a terapia evidéncia internacional, a
génica altera o curso natural  realidade clinica brasileira
da AME, estabilizando ou corrobora o impacto
revertendo perdas funcionais. econémico positivo da

As evidéncias sdo intervengdo: ao evitar
consistentes entre diferentes  ventilagdo prolongada,
desenhos de estudo, cirurgias ortopédicas e
populagdes e sistemas de cuidados domiciliares
salde, sustentando de forma  permanentes, ha
inequivoca a incorporagdao significativa desoneragdo
dessa tecnologia no SUS para  do sistema publico de
criangas com AME até 2 anos  saude. Assim, a

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

Contribuiu
como:

de idade. incorporagao da terapia
génica representa uma
decisdo economicamente
racional e socialmente
justa, compativel com os
principios de
integralidade e eficiéncia
do SUS.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 —‘S-im,, cor‘r.1c.> cuidador ou responséyel, Qual: Spinraza, 33.— Sim, com.o-cuidador ou respor?sa'vel, QUE.I|: 42 - N3o a_N3o
ou cuidador de Pelo alto custo, apenas o sus consegue manter  Positivo e facilidades: Melhora a qualidade motora, Spinraza, Positivo: Melhora a qualidade de vida
. o tratamento melhora a vida do paciente. Tenho um filho que faz o nos aspectos motores, Negativo: Nenhum
paciente tratamento e a qualidade de vida, é nitida a melhora,
18/10/2025 Negativo e dificuldades: Nenhum
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve s.er inc.orporado noSUS, 22-Néao 3§‘- Sim, com.o.cuidador 0~u responséyel, Qual: 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de E a esperanga de uma vida digna ,com Spinraza, Positivo: Evolugdo nos movimentos
X independéncia motora para pacientes que ,equilibrio e forga ., Negativo: A forma de
paciente antes ndo teriam grandes perspectivas de vida, aplicacdo, por ser em dose de 4 em 4 meses
18/10/2025 E com essa oportunidade a esperanca se por toda vida ., E um procedimento sofrido pro
restabelece de forma grandiosa . paciente e para os familiares. Enquanto o
zolgesma é dose Unica .
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 2 _N3o

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

18/10/2025

Por mais que o zolgensma seja muito custoso,
a médio e longo prazo este se paga, pois vai
diminuir muito futuras internag&es, ndo
precisando depois de ventilagdo mecanica,
qualidade de vida de todos sera cada vez
melhor, ndo precisard mais tomar spinraza ou
ridisplan (o que em alguns anos ja pagaria o
zolgensma).

Zolgensma, spinraza , Positivo e facilidades: Meu filho
voltou a ficar de pé 1 més apds, e depois de poucos
meses comegou a andar, com ajuda de andador.,
Negativo e dificuldades: Nenhum.

Spinraza, Positivo: Ele voltouba segurar a
cabega e tronco, mas ndo conseguia ficar de
pé., Negativo: Tirando a dor da injeg¢do, tudo
positivo.
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, c.orr)o proﬁssif)nal de saddg, .O.uaI: N 3.§ -.Sim, com(? profissiorTa.I de saude, Qufal: 42 - N3o 52 N3o
p Zolgesma,Risdisplan,nusinersena, Positivo e facilidades: Ridisplan e spiranza, Positivo: Acesso mais
saude A ) . " B B T
Ganho de Marcos motores,diminui¢do de intercorréncias  rdpido aos pacientes com isso diminuigdo da
18/10/2025 respiratdrias, autonomia ventilatoria e ndo progressdo da  progressdo da doenga, Negativo: Nenhum

patologia , Negativo e dificuldades: Nenhum

Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgensma 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:  4a _ N30 52 - N3o
ou cuidador de Meu filho tomou a medicagdo aos 1 ano e 6 , Positivo e facilidades: Ele evoluiu muito,comegou a Ridisplan , Positivo: Estabilizou a doenga,
. meses e ja evoluiu muito, o medicagdo faz estabilizar o tronco ., Negativo e dificuldades: Até o Negativo: N3o teve evolugdo
paciente efeito mesmo apds os 6 meses. momento nenhuma
18/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser ir?corporado noSUS, 22- S.irn,, comc.>.cuidador ou responsavel, Qual: Zolgensma 32 - Ndo 42 - N3o 52 - N3o
Importante dar o acesso acima dos 6 meses, , Positivo e facilidades: Melhora global em todos os

ou cuidador de
paciente

18/10/2025

quando ocorre mais de 90% dos diagnosticos.  aspectos motores, Negativo e dificuldades: Nenhum

Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2-Nao 42 - N3o 52 - N3o

saude

18/10/2025

Iheressm s e 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 32-Nao a_Nio a_Nio

tema

18/10/2025
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Profissional de
saude

18/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Tema: Ampliagdo de uso do onasemnogene
abeparvovec (Zolgensma®) para o tratamento
da Atrofia Muscular Espinhal (AME) 5g em
pacientes menores de 2 anos com mutagdes
bialélicas no gene SMIN1 e até 3 cdpias do gene
SMN?2. Estudos clinicos demonstram que o
tratamento precoce, antes da perda
irreversivel dos neurénios motores, esta
associado a desfechos significativamente
melhores em termos de ganho motor e
sobrevida livre de ventilagdo., A dose usual é
Unica, por infusdo intravenosa, e a seguranca
requer monitoramento cuidadoso da fungdo
hepatica e da presenca de anticorpos contra o
vetor viral., A literatura cientifica e os guias
internacionais ressaltam que o numero de
cépias do gene SMN2, a idade e o estado
funcional do paciente sdo determinantes do
beneficio terapéutico.

42 - Estudos clinicos
demonstram que o
tratamento precoce, antes da
perda irreversivel dos
neurdnios motores, esta
associado a desfechos
significativamente melhores
em termos de ganho motor e
sobrevida livre de ventilagdo.,
A dose usual é Unica, por
infusdo intravenosa, e a
seguranga requer
monitoramento cuidadoso da
fungdo hepatica e da
presenga de anticorpos
contra o vetor viral., A
literatura cientifica e os guias
internacionais ressaltam que
o numero de copias do gene
SMN?2, a idade e o estado
funcional do paciente sdo
determinantes do beneficio
terapéutico.

52 - Argumentos para
ampliagdo da cobertura
no SUS, Tratamento
etioldgico: A terapia atua
diretamente na mutagdo
genética causadora da
AME, diferenciando-se de
abordagens meramente
paliativas., Janela
terapéutica curta: A
eficdcia maxima ocorre
quando o tratamento é
administrado
precocemente,
justificando o acesso
rapido e abrangente para
pacientes menores de 2
anos., Equidade de
acesso: A auséncia de
cobertura publica amplia
desigualdades, uma vez
que o custo inviabiliza o
acesso para a maioria das
familias., Redugdo de
custos futuros: Apesar do
investimento inicial
elevado, ha potencial de
redugdo de gastos a longo
prazo com
hospitalizagGes, suporte
ventilatério, fisioterapia
intensiva e cuidados
prolongados., ,
Convergéncia com
padrdes internacionais: A
ampliagdo da indicagdo
segue praticas ja
adotadas em diversos
paises e recomendagdes
de sociedades cientificas
especializadas., ,
Recomendagdes para
implementagdo, , Definir
critérios de elegibilidade
claros, incluindo
confirmacdo genética de
mutagdo bialélica no gene
SMN1 e até 3 copias do
SMN2.,, Estabelecer
protocolos para avaliagdo
pré-tratamento, como
titulagdo de anticorpos
anti-AAV9 e
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
monitoramento
laboratorial., , Criar
programas de
seguimento pos-infusdo
para avaliar seguranga e
eficdcia em longo prazo., ,
Implementar um registro
nacional de pacientes
com AME para coleta de
dados de vida real e
andlise de resultados no
contexto brasileiro., ,
Estimular centros de
referéncia integrados com
equipes multidisciplinares
(neurologia, genética,
reabilitacdo, fisioterapia,
enfermagem) para
garantir a seguranca e
efetividade do
tratamento., Avaliar o
custo-efetividade em
horizonte temporal
ampliado (10 a 20 anos),
considerando beneficios
clinicos, econémicos e
sociais., Garantir que a
administragdo ocorra de
forma Unica e dentro da
janela terapéutica,
conforme protocolos
internacionais.

Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2, Sim,, como profissional de saide, Qual: , Positivo e a2 - Sim, como profissional de salde, Qual:, 42 - N3o 52 _ N3o
satde facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:

18/10/2025

Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2-Nédo 2 _N3o a_Nio
tema

18/10/2025

Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 2 _N3o 2 _ Nio
saude

18/10/2025

Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

18/10/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satide, Qual: ZOLGENSMA 32 - Ndo 42 - N3o 52_ N3o
saude O valor do medicamento é extremamente alto, , Positivo e facilidades: Melhora na qualidade de vida dos

e ele se faz de alta importancia para a pacientes , Negativo e dificuldades: Valor do
18/10/2025 qualidade de vida dos pacientes com AME medicamento e burocracia para aquisi¢do via SUS
Erafissienclie 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2, Sim,, como profissional de satde, Qual: Zolgensma, 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 52 N3o
e "0 acesso a medicagdo deveria ser um direito Positivo e facilidades: Estabilizagdo da doenga, ganhode  Spinraza, Positivo: Redugdo na evolugdo da

basico dos pacientes com indicagdo. Ele forga muscular, equilibrio, coordenagdo motora, doenga. , Negativo: A necessidade de
18/10/2025 permite a chance desses pacientes terem uma  mudangas transposturais e transferéncias, ganho e replicagdo da medicagdo, e o acesso.

vida mais préxima ao ""normal"", com melhora da marcha, ganho e/ou melhora na

qualidade de vida. Além de reduzir o custo com independéncia nas atividades de vida diaria, melhora do

internagdes frequentes, necessidade de padrdo respiratério. Redugdo no nimero de internagdes e

ventiladores mecanicos, home care." no tempo de internagdo. , Negativo e dificuldades: A

dificuldade é o acesso ao medicamento, além da idade
maxima.

Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a - N3o a_N3o
tema
18/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema
18/10/2025
Interessado no 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Nao 2-Nao a_N3o a_ N3o
tema
18/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de
paciente
18/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o

tema

18/10/2025

Essa medicagdo é extremamente cara, mais de
2 milhdes de reais. Ndo sdo todos os pais que
tem condigdes financeiras de arcar em até 2
anos de idade da crianga com esse
medicamento. E uma luta contra o tempo
contando com ajuda de terceiros e a vida de
uma crianga em risco. Sem contar os gastos
didrios com medicagdes, fisioterapia, CPAP,
adaptagdes como quarto hospitalar em casa
até conseguir a medicagdo. Com essa
medicagdo no SUS salvaremos MUITAS vidas
de criangas que tem toda vida brilhante pela
frente!!!!
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Contribuiu inido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2-Nao 42 - N3o 52 - N3o

Interessado no
tema

18/10/2025

a. i a_N3 a_N3 ~ ~
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao Nao 42 - N3o 52_ N3o

tema

18/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgensma 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:

42 - Com base na experiéncia 2-Nao
O Zolgensma deve ser incorporado ao SUS ndo , Positivo e facilidades: Meu bebé recebeu o Zolgensma Risdiplan , Positivo: O uso do Risdiplam desde o

pratica, é possivel perceber

Familiar, amigo
ou cuidador de

. apenas pelos resultados clinicos com 8 meses e 15 dias e, mesmo com apenas 21 dias apds nascimento trouxe resultados muito positivos que as evidéncias clinicas
paciente impressionantes, mas também pelos beneficios a aplicagdo, ja observamos resultados muito positivos. para o Gabriel. Observamos boa evolugédo sobre o Zolgensma se
18/10/2025 econOmicos a longo prazo. Por ser uma Notamos melhora perceptivel na forga motora, com mais motora, manutengdo da forga muscular e confirmam na realidade. O

aplicagdo Unica, ele reduz drasticamente os firmeza nos movimentos e maior capacidade de sustentar estabilidade clinica, sem regressdes medicamento demonstra
custos continuos com medicamentos de uso e controlar o corpo. Essas mudancas trouxeram esperanga significativas. O medicamento contribuiu para . \alhora répida e progressiva
didrio, internagdes frequentes, terapias e alegria para toda a familia, mostrando o impacto reale  um desenvolvimento mais préximo do da forca muscular e das
intensivas e acompanhamento especializado rapido do medicamento. A aplicagdo Unica também foi esperado, prevenindo complicages fungdes motoras,

constante. Além disso, diminui a necessidade uma grande facilidade, por evitar a rotina de doses respiratérias e hospitalizagbes. Além disso, por especialmente quando

de logistica mensal de fornecimento, continuas e proporcionar mais conforto ao bebé. Estamos  ser de uso oral, facilitou o tratamento em casa,  ;4ministrado precocemente.
transporte e armazenamento de outros confiantes de que os beneficios continuardo evoluindo garantindo adesdo didria e melhor qualidade Mesmo em poucas semanas,
medicamentos, como o Risdiplam, e reduz a com o tempo, refor¢ando a importancia desse tratamento de vida para o bebé e para toda a familia., ha ganhos visiveis no controle
sobrecarga dos servigos de satide e dos inovador e acessivel pelo SUS., Negativo e dificuldades: Negativo: Apesar dos resultados positivos, o postural e na estabilidade
profissionais envolvidos. A incorporagdo do No nosso caso, o Gabriel recebeu o Zolgensma pelo uso do Risdiplam traz desafios importantes. O respiratéria. Esses resultados
Zolgensma representa, portanto, um convénio, pois o tempo de espera pelo SUS nao foi alto custo do medicamento torna invidvel a reforcam os estudos j&
investimento Unico com retorno duradouro —  suficiente. O processo publico é extremamente aquisigdo particular, o que gera grande publicados, que comprovam
tanto em qualidade de vida para as familias burocrético e lento, o que dificulta 0 acesso dentro da dependéncia do fornecimento publico. Ha que a aplicagdo Unica do
quanto em economia para os cofres publicos.,  faixa etdria indicada. Por isso, é fundamental que o inseguranga quanto a continuidade da entrega, Zolgensma promove

medicamento esteja disponivel pelo SUS até os 2 anos de  com medo de atrasos ou interrupgdes. Além

idade, garantindo que todas as criangas elegiveis tenham  disso, a necessidade de buscar a medicagdo

a chance de receber o tratamento no momento adequado mensalmente no centro de distribui¢cdo, muitas

e com equidade, sem depender de ag¢bes judiciais ou vezes distante, representa uma dificuldade

demoras administrativas. logistica e emocional para as familias, que ja
enfrentam uma rotina de cuidados intensos.

beneficios duradouros,
sustentando sua eficacia e
seguranga clinica.

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
O remédio ndo pode ser destinado ate os 6

meses de idade quando sua aplicagdo pelo

18/10/2025 fabricante é até os 2 anos de idade. Negar o

acesso a essa medicagdo € negar acesso a vida.

Organizagao da
Sociedade Civil

Interessadoine 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Nao a_Nio 52_ N3o
tema

18/10/2025

Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo a_N3o a_Nio

Temos muitos casos de diagnosticos tardios e
muitas familias sem condig@es.... E melhor
18/10/2025 utilizar o remédio como prevengdo do que ter
q tratar os sintomas pds

tema
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho q}Je devtﬁe sgr incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
E de extrema importancia que o Sus
tema ) - .
disponibilize tratamento para todos as criangas
18/10/2025 acometidas por essa doenga tdo cruel.
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
tema
18/10/2025
IRieressds [e 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Nao a_N3o a_ N3o
tema
18/10/2025
Familiar, amigo 12 Eu acho.que de\{e ser incorpt?ra.d? n.o,SUS, 28 —.S.im,, comQ cuidador ou responsévell, Qual: .Zolgesma , 32-Nao a . Nio a_Nio
. O direito a vida previsto na constituigdo ja Positivo e facilidades: O medicamento é essencial para
ou cuidador de _— : ; L ) e - =
K indica claramente que se existe medicamento  corrigir o defeito genético e evitar progressdo da doenga,
paciente que protege o bem estar e a vida ele precisa Negativo e dificuldades: Ndo ha resultado negativo
18/10/2025 estar disponivel quando se sabe que ndo usar o medicamento leva
lentamente a perder os movimentos e a morte ndo ha
ponto negativo que supere a morte
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2 —.S.im,, com9 cuidador 9u res;?onsével, Qual: Zolge.sma , 32-Nao 2 _N3o a_Nio
. Positivo e facilidades: Mais qualidade de vida , Negativo e
ou cuidador de o
ient dificuldades:
paciente
18/10/2025
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 2 _N3o a_Nio
18/10/2025
Interessado no 1’g - Eu acho q.ue devtAe sgr incorpora(.io no SUS, 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
E de extrema importancia esse medicamento
tema L . . .
ser de facil acesso as criangas diagnosticadas
18/10/2025 com AME
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Nao 2-Nédo 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de
paciente
18/10/2025
el me 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a_Nio a_Nio

tema

18/10/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo %ﬁ-EuachoquedeveseHnaxpomdonoSUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de E inadmissivel um medicamento
- estratorsfericamente caro ser o Unico
paciente tratamento para uma doenga tdo agressiva e
18/10/2025 mortal ainda ndo ser subsidiada a TODOS que
necessitam dela.
Iheressm s e 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 32 - Ndo 2 _N3o a_Nio
tema
18/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de Zolgensma, Positivo e facilidades: voltou a ter
. movimentos motores do corpo todo , Negativo e
paciente dificuldades: Nenhum
18/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema
18/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 - Ndo a_N3o a_N3o
tema
18/10/2025
Interessadono 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Nao a_N3o a_ N3o
tema
18/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a - N3o 2 - N3o
tema
18/10/2025
Iieresses [e 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
P— Acredito que seja de suma importancia a
disponibilizagdo do medicamento no SUS para
18/10/2025 criangas com AME até 2 anos, considerando
gue na maioria dos casos a doenga somente é
descoberta apds os 6 meses de vida.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Ndo 2-Nao a_N3o 2. N3o

tema

18/10/2025
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Contribuiu

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

52 Estudos
economicos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade:
- B Ao nE A _— . . N -
Profissionallde 12 - Eu acho que deve SEIT incorporado no SUS, 22 - Ndo 3 Slnj, como proflssmngl de saude, Qual: 42 - N3o 52 N3o
saude Deve ser dado a oportunidade para essa Evolugdo do quadro depois do uso da
medicagdo se estenda até 2 anos, pois é de alto medicagdo a paciente tem mais
18/10/2025 custo e as familias necessitam dela para ter sustentabilidade e controle de tronco., Positivo:
éxito no tratamento aliado aos profissionais da Resultados mais rapidos e eficazes , Negativo:
equipe multidisciplinar
a. i a_Nj3 a_ N3 ~ .
Familiar, amigo 12 El.J acho que deve Selj incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Ndo a_N3o 2 _N3o
. Acho importante os medicamos serem
ou cuidador de
K testados e ver os resultados
paciente
18/10/2025
a._ i a_N3 a._ =
Ireressmel me 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o

tema

18/10/2025

Esse medicamento deveria indiscutivelmente
ser incorporado ao SUS, juntamente com o
aumento da disseminagdo de informagdes
sobre a doenga e sobre como identificar
precocemente os sintomas em bebés, quanto
antes a descoberta e a infusdo do
medicamento mais eficaz é o tratamento, esse
medicamento deve ser incorporado ao SUS
sem duvida alguma, visto que é de vital
importancia para a manutengédo e qualidade de
vida das criangas com essa condigdo rara e
devido ao alto custo as familias dificilmente
conseguem arcar sozinha com a compra,
pagamos altos impostos justamente para ter
toda a assisténcia médica e social necessaria.
Digo ainda que planos de saude e convénio
deveriam também disponibilizar o
medicamento a seus clientes.

Interessado no 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgensma 32 - Ndo 42 - Relatos visiveis e 52 Sim. Ap6s aplicagdo
tema Zolgenﬁma deve ser dlSpOI"IIbI|IzaC!0~nO SuUS , POS'ItIVO e faC|.I|dades: Rgsultado imediato. ‘Gerando evidentes que Zolgensma tras  do Zolgensma, o Estado
para criangas com AME sem restrigdo de qualidade de vida para criangas que conseguiram tomar o qualidade de vida para teré ganhos significativos
18/10/2025 idade. Vivemos em pais democrético. Ndo Zolgensma. , Negativo e dificuldades: Em que pese o SUS portadores de AME. N&o com reduggo de
pode haver distingdo de criangas com 6 meses  disponibilizar este medicamento, até 6 meses de idade pode ter preconceito com a tratamentos. Zolgensma
ou 2 anos. S3o criangas iguais com doengas ndo é possivel observar o diagndstico. Que quase sempre idade dos Raros. Sdo criancas ird reduzir custos de uma
iguais. Ambos precisam do medicamento. acontece apds 1 a 2 anos de idade. Faz-se necessario iguais perante a lei e a todos.  vida longa com
Anvisa ja aprovou. Prova que funciona e deve ampliacdo do prazo do Zolgensma apds 2 anos de criangas sofrimento e custos para
ser para todos . com AME. Medicamento ja comprovou eficacia. os cofres publicos. Custo
do Zolgensma pode ser
alto agora. Porém reduz
despesas diluidas por
décadas de vida com
qualidade e saude.
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

18/10/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 12-Eu ach(z qL{e deye .ser incorporado no SUS, 22 -Sim,, como.cyidador .o.u responsélvel, Qual:. o 32 -.Sim, como cui.d.ador ou responsa'.vel, Quall: 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de Essa medigdo é muito importante para as Zolgensma, Positivo e facilidades: Ap6s a terapia génica Nusinersena, Positivo: Doenca estacionou até
: criangas com ame Zolgensma salva vidas! minha neta, senta, rola, fala, vai a escola, usa vni sé pra a realizagdo da terapia genica, Negativo:
paciente dormir., Negativo e dificuldades: Nenhum Nenhum
18/10/2025
Iheressi me 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema
18/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que d!?V(.E stler‘ in‘c§)rporado n.o SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _Nao 2 _Nao
O custo deste remédio é inviavel e a maioria
tema . ) o )
das criangas tem o diagndstico posterior.
19/10/2025 Aumentar a faixa de idade dara possibilidade
de tratamento a mais criangas . Terdo a
possibilidade de uma vida digna com satde.
Interessado no %9 - Eu ach9 que dAevet ser in.corporado n0~SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema E de suma importancia sua implementagao ao
SUS, haja vista que tal medicagdo se faz uso
19/10/2025 para criangas acima dos 6 meses (Tempo ao
qual geralmente se tem o progndstico de 90%
dos casos de AME.)
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 - Ndo 2 _N3o a_Nio
ou cuidador de
paciente
19/10/2025
Familiar, amigo 15-Euachoqugdeveseﬂnanpogdonosus, 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
. Que ele salva vidas, aumenta qualidade de
ou cuidador de ) ) L
X vida, e quanto mais cedo for iniciado o
paciente tratamento melhor serd. Ainda assim, ndo
19/10/2025 pode existir a limitagdo de ser usado somente
até os 6 meses, pois muitos diagndsticos sdo
fechados depois disso
Interessado no 2 - Eu acho que deve ser incorpora~do no SUS, 2- Nao 2-Nao a_Nio 52 N3o
tema Mais de 90% dos casos da doenga sdao
diagnosticados apds 6 meses de idade
19/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 32 - Ndo 2 _N3o a_Nio
ou cuidador de
paciente
19/10/2025
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo 2-Nao 2 - N3o 2 _ N3o

tema

19/10/2025
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Contribuiu 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgensma, 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 52 - N3o
Deve ser liberado até os 24 meses, pois Positivo e facilidades: Paciente AME | esta se Risdiplam. Spiranza, Positivo: Os pacientes

12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

como: dificuldade, outros efeitos:

Profissional de

salde geralmente o diagndstico demora um pouco na desenvolvendo bem, mesmo tendo utilizado o Zolgensma tendem a estabilizagdo e/ou ganhos motores.,
19/10/2025 realidade . apos os 6 meses, sustentando cabega , tronco e até Negativo: Ndo percebido .
caminhando com suporte , Negativo e dificuldades: Ndo
percebido .

Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32 - Ndo a_N3o 2 _N3o
tema E importante que criangas acima de 6 meses

recebam a medicagdo, pois mais de 90% doa
19/10/2025 casos sdo diagnosticados apos essa idade.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema
19/10/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
19/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32 - Ndo 2 _N3o a_N3o
tema O medicamente salva vida se aplicado

precocemente
19/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Nao a_N3o a_ N3o
tema O medicamento é de extrema necessidade de

ter incorporagdo no SUS, além do alto custo
19/10/2025 para as familias caso ele ndo tenha até os 2

anos, a maior parte destas familias ndo tem

condigdo de fornecer quando for cortado!
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o

tema

19/10/2025
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Contribuiu

12 Opiniao, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

como:

Profissional de
saude

19/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Como médica Neurologista Pediatrica,
especialista em Neurogenética e atuante em
Centro de Referéncia em Doengas Raras que
atende pacientes com AME, é nitido beneficio
do tratamento com a Terapia Génica (OA). A
AME é uma doenga invariavelmente
progressiva e incapacitante e, em suas formas
mais graves, com expectativa de vida reduzida,
além de dependéncia de medidas invasivas,
como gastrostomia e ventilagdo mecanica
invasiva. A terapia entrega uma cépia funcional
do gene SMIN1, que esta deletado ou mutado
nos pacientes com AME, restituindo a
produgdo de proteina SMN, fundamental para
a viabilidade dos motoneurénios no corno
anterior da medula e bulbares. Os estudos
clinicos demonstram claro beneficio em
impedir a progressdo da doenga, além de
ganhos motores, preservagdo da via oral e uso
de ventilagdo ndo invasiva nos pacientes
tratados. Numa condigdo em que a crianga
jamais conseguiria sentar sem apoio (AME tipo
1), diversas criancas tratadas atingiram esse
marco, demonstrando que além de impedir a
progressdo, houve ganho motor. Além disso,
pacientes tratados precocemente, em estagio
considerado pré-sintomatico, podem ter
evolugdo motora normal. Portanto, a
incorporagdo dessa terapia, considerada
altamente eficaz e modificadora de desfecho
evolutivo, é importante ao SUS. Pois gera
impactos positivos, tanto a nivel individual para
os pacientes e familias, como a nivel coletivo e
sécio-econémico, reduzindo impactos sobre o
sistema de saude, diminuindo custos em
reabilitagdo, estadia prolongada em UTI,
procedimentos e medidas invasivas.

dificuldade, outros efeitos:

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:
Onasemnogene abeparvovec (OA) - Zolgensma, , Positivo
e facilidades: O OA é uma terapia génica mediada por
vetor viral (adenovirus - AAV9) utilizada para o
tratamento da atrofia muscular espinhal (AME) que vem
sendo utilizada desde 2019. Ela entrega uma cépia
funcional do gene SMN1, o qual estd ausente (delecdo em
homozigose) ou mutado nos pacientes com a doenga.
Sem tratamento, a AME é uma doenga invariavelmente
progressiva, independente de seu subtipo clinico. Todos
os estudos publicados, tanto os pivotais, como estudos
apos a fase de comercializagdo, evidenciam beneficio
sustentado na produgdo de proteina SMN e preservagdo
da fungdo motora, bulbar e ventilatéria nos pacientes. Os
melhores desfechos ocorrem nos pacientes que realizam
de forma pré-sintomatica e com melhor status motor ao
inicio do tratamento. Porém, mesmo em cenarios mais
desfavoraveis, como pacientes com diagndstico mais
tardio e mais gravemente acometidos, o beneficio é nitido
em estacionar a progressao da doenca, preservando o
status motor, bulbar e ventilatério. Os resultados
positivos sdo inimeros, nunca antes almejados pelo curso
progressivo da histdria natural da AME, tais quais:
preservagdo da fungdo motora, bulbar e ventilatéria,
aumento da sobrevida com qualidade de vida, maior
funcionalidade motora, independéncia ou menor
dependéncia do uso de via alimentar alternativa
(sonda/gastrostomia) e uso de ventilagdo mecanica
invasiva, menor impacto em custos sobre reabilitagdo e
cuidados cronicos, aplicagdo em dose Unica endovenosa,
devolvendo uma cépia funcional do gene mutado e
restabelecendo a produgdo de proteina SMN, menor
impacto sobre cuidadores, saide mental individual e
coletiva., Negativo e dificuldades: Nenhum resultado
negativo. Porém, demanda acompanhamento clinico-
laboratorial frequente ap6s a aplicagdo, para
monitorizagdo, demandando acompanhamento
especializado em centro de referéncia. O custo é outra
barreira que impede o acesso de mais pessoas a terapia,
de forma que a incorporagdo ao SUS se faz importante, a
fim de fornecer o acesso universal e equanime a
populagdo, como versa um dos principios basicos do SUS.
, Outra dificuldade encontrada ndo diz respeito a
medicagdo em si, mas ao atraso diagnodstico enfrentado
no Brasil. Os melhores desfechos ocorrem em pacientes
tratados precocemente, de forma que é fundamental que
haja triagem neonatal sistematizada em todos os estados
federativos, com processamento rapido do teste, busca
ativa efetiva e acesso célere a equipe especializada para
avaliagdo e confirmagdo diagndstica. Dessa forma,
maiores beneficios serdo observados nos pacientes
tratados.

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
Nusinersena e Risdiplam., , Positivo: Ambos sdo
terapias que restabelecem a produgdo de
proteina SMN através de estimulo via gene
SMN2, um gene parélogo. Ambos sdo efetivos
em preservar a fungdo e evitar a progressdo de
doenga, também com melhores resultados em
pacientes tratados precocemente. , Negativo:
Ambos demandam uso por toda a vida, uma
vez que se o uso é interrompido, a doenga volta
a progredir, ja que ambos ndo restabelecem o
defeito genético que é a falta do gene SMN1.
Como ambos atuam estimulando a produgdo
de proteina SMN através do SMN2, melhores
desfechos sdo observados nos pacientes com
maior numero de cépias do SMN2. Pacientes
com as formas mais graves de AME, como no
tipo 1, ha menor quantidade de SMIN2, pois a
maioria tem 2 cépias de SMN2. Ambos
demandam cuidados no armazenamento e
aplicagdo: A Nusinersena demanda aparato
hospitalar para aplicagdo intratecal, com
médico com expertise em pungdo lombar. Sdo
necessarias 4 aplicagdes num periodo dentro
de 2 meses para a fase de ataque e,
posteriormente, a manuteng¢do com 3
aplicacGes por ano. Com o passar dos anos, boa
parte dos pacientes evoluem com complicagdes
esqueléticas, sendo a escoliose uma delas, o
que gera dificuldades para manutengdo dessa
terapia. Ja o Risdiplam é uma medicagdo via
oral, em forma liquida, que demanda uso didrio
continuo e ajustes para o peso, além de
necessidade de refrigeragdo para o
armazenamento e transporte, além de
cuidados no preparo e diluigdo da solugdo.
Pacientes pouco aderentes ao uso didrio
podem ndo ter a eficacia esperada, pois
demanda uso didrio rigoroso.

42 - 1. McMiillan, Hugh J et al.
“Safety and Efficacy of IV
Onasemnogene Abeparvovec
for Pediatric Patients With
Spinal Muscular Atrophy: The
Phase 3b SMART Study.”
Neurology vol. 104,2 (2025):
e210268.
doi:10.1212/WNL.000000000
0210268, , 2. Mendonga,
Rodrigo Holanda et al. “Gene
replacement therapy for
spinal muscular atrophy:
safety and preliminary
efficacy in a Brazilian cohort.”
Gene therapy vol. 31,7-8
(2024): 391-399.
doi:10.1038/s41434-024-
00456-y, , 3. Servais, Laurent
et al. “Real-World Outcomes
in Patients with Spinal
Muscular Atrophy Treated
with Onasemnogene
Abeparvovec Monotherapy:
Findings from the RESTORE
Registry.” Journal of
neuromuscular diseases vol.
11,2 (2024): 425-442.
doi:10.3233/IND-230122, , 4.
WeiR, Claudia et al. “Efficacy
and safety of gene therapy
with onasemnogene
abeparvovec in children with
spinal muscular atrophy in
the D-A-CH-region: a
population-based
observational study.” The
Lancet regional health.
Europe vol. 47 101092. 7 Oct.
2024,
doi:10.1016/j.lanepe.2024.10
1092, , 5. Chongmelaxme,
Bunchai et al. “Gene-based
therapy for the treatment of

spinal muscular atrophy types

1and 2 : a systematic review
and meta-analysis.” Gene
therapy vol. 32,4 (2025): 301-

330. doi:10.1038/541434-024-

00503-8

economicos:

52.- 1. Fernandes, Brigida
Dias et al. “Cost-
Effectiveness of
Onasemnogene
Abeparvovec Compared
With Nusinersen and
Risdiplam in Patients
With Spinal Muscular
Atrophy Type 1 in Brazil:
Custo-Efetividade do
Onasemnogeno
Abeparvoveque (AVXS-
101) em Comparagdo ao
Nusinersena e Risdiplam
em Pacientes com Atrofia
Muscular Espinhal Tipo 1
no Brasil.” Value in health
regional issues vol. 40
(2024): 108-117.
doi:10.1016/j.vhri.2023.1
1.004, , 2.Dangouloff,
Tamara et al. “Systematic
literature review of the
economic burden of
spinal muscular atrophy
and economic evaluations
of treatments.” Orphanet
journal of rare diseases
vol. 16,1 47. 23 Jan. 2021,
doi:10.1186/s13023-021-
01695-7
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Contribuiu 0, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:

Profissionallde 1‘3.- Eu acho (Eue deve sgr incorporado no SUS,  22- , Sim,, como profissio.nal de sal]ds, Qual: Atendo e 3.§ -.Sim, como profissional dc-? ?aude, Qual: 42 - Sim, estudos cientificos 52 N3o
saude A incorporagdo do medlcamento’ avallf:s semanalmente pacientes que ja fizeram uso do ) Rldls.plam e Nusmerg?na, Positivo: Os outros que demonstram a diferenca

onasemnogeno abeparvoveque é de extrema medicamento onasemnogeno abeparvoveque, e também medicamentos modificadores da doenga significativa e evidente de
19/10/2025 importdncia na atualidade visto que a outros medicamentos modificadores da doenga como também levam a aumento de pontos nas ganhos e dados de coortes

frequéncia de diagndstico de bebes pré Nusinersena e Ridisplam, Positivo e facilidades: Todos os  escalas motores com consequente ganhos europeias (Strauss et al, 2022,

sintomatico ou paucisintomaticos através do pacientes que atendo semanalmente no meu consultério motores, porém como os demais Pane et al., 2023, Gowda et

newborn screening estd cada vez mais particular e acompanho nos atendimentos do medicamentos também sdo permitidos para al., 2023) corroboraram

crescente. Visto a histéria natural da doenga, e Ambulatério de Doengas Neuromusculares da Unicamp a  pacientes com outros tipos de AME (Il, Il e IV)  4fic4cia ampla em idades e

a minha experiéncia clinica e cientifica hd mais  qual sou a fisioterapeuta responsdvel pela avaliagdo e e na forma adulta, muitos pacientes em pesos variados, com

de 15 anos em pacientes com AME, a aplicacdo das escalas em todos os pacientes com Atrofia ~ acompanhamento e atendimento com os benefdtes dfiifees mesme

incorporagdo para esse perfil de pacientes Muscular Espinhal apresentam melhora e/ou manutengdo outros medicamentos apresentam estabilidade apés os dois anos.

trara benefiicios extremamente positivos para  na pontuagdo das escalas motoras em todos os pacientes nas escalas motoras por apresentarem fenédtipo

a possibilidade de ganhos motores cada vez com AME. Existem um ganho crescente de pontos mais grave com grandes perdas motoras. A

mais precoces e duradouros, com a motores com resultado evidente e positivo de ganhos estabilidade na pontuagdo das escalas também

possibilidade de marcos motores antes motores ao longo do tempo (alguns pacientes em é considerado um resultado extremamente

inimaginaveis como a deambulagdo (marcha),  acompanhamento pds uso de medicamento ha mais de positivo visto que a gravidade do quadro,

fato observado em alguns pacientes por mim dois anos, continuam em constante ganhos motores e apresentando melhora em outros parametros

atendidos e infudidos com o medicamento aumento de pontos nas escalas)., Negativo e dificuldades: ndo motores, como condigdo respiratéria e

onasemnogeno abeparvoveque Pontos Positivos: aumento de pontos nas escalas motores qualidade de vida, Negativo: O Unico ponto

que refletem na aquisigdo de marcos motores antes negativo do medicamento Nusinersena sdo
nunca atingiveis por pacientes com AME tipo 1. Esse para os pacientes com grandes desvios da

ganho é crescente ao longo do tempo em pacientes em coluna vertebral que dificultam a infusdo
acompanhamento ha mais de 2 anos. Ao longo do tempo  mensal do medicamento. Além desse ponto,
o ganho de pontos é mais significativo e acelerado apdsa ndo ha pontos negativos, como descrito para o
infusdo e nos primeiros 6 meses, sendo um pouco menos onasemnogeno abeparvoveque

acelerado apés esse periodo, porém ainda em evolugdo

com aumento de pontos e ganhos motores., , Pontos

negativos: ndo ha pontos negativos do meu ponto de vista

como fisioterapeuta visto que no estudo da histdria

natural da doenga os pacientes com AME tipo ndo

atingem marcos como sentar sozinho e perdem

rapidamente esse marco motor (sentar), com

consequente perda da capacidade de rolar, sustentar a

cabeca e levar as maos para frente. Desse modo, o

medicamento onasemnogeno abeparvoveque possui

somente efeitos positivos

. . a._ i a_Nj3 a_ci . . i B R
Familiar, amigo 12-Eu ach9 qu.e deve se[mcorporado no.SUS: Nao . Sim, com9 .cmdador ou responsajvel, Qual:  42_pN3o 52 N3o
. Porque mais criangas terdo acesso a medicagdo Spinraza , Positivo: Teve aumento nés
ou cuidador de : . )
. e a uma esperanca de melhoria. movimentos e bloqueio do avango da doenga.,
paciente Negativo: Ndo obtivemos
19/10/2025
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

19/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Minhas filhas sdo gémeas naturais de Goiania,
que foram diagnosticadas com AME tipo 2 com
1 ano e 2 meses. Mariana aos 7 meses de vida
iniciaram as perdas motoras como deixar de
sentar sem apoio,rolar, posi¢do de prona, ndo
evoluiu para o engatinhar e ndo alcangou a
posi¢do de pé. Apds inimeras consultas,
avaliagdes e exames, com especialistas, com 1
ano e 2 meses chegou o diagnéstico de AME
tipo 2, em seguida internagdo em UTI devido
grave comprometido respiratério. Para
triagem, foi testado a irma gemelar Marina, e
infelizmente também diagnosticada com AME
tipo 2, que alcangou o andar com apoio, porém
com inumeras quedas.Com 1 ano e 8 meses, as
duas foram submetidas ao tratamento
genético, medicagdo Zolgensma. Com 2 meses
apos infusdo, iniciaram os avangos com ganhos
motores como, sentar sem apoio, posi¢do de
prona com controle cervical, posi¢do de pé
com talas extensoras ou drteses rigidas e agora
prestes a completar 1 anos apos infusdo
(25/10) evolugdo no treino de marcha com
apoio de andadores. Marina aprendeu a correr
e esta quase evoluindo o saltar. Entdo em 1
ano, foram iniUmeros ganhos motores, para
além de nenhuma internagdo hospitalar, ndo
uso mais de ventilagdo com redugdo brusca
dos adoecimentos por comprometimento
respiratério, melhora na evacuagéo e
degluticdo (sem espessante para ingesta
hidrica) e com redugdo significante dos
episédios de engasgo. Que este relato possa
sensibilizar a todos os leitores, da necessidade
da terapia génica precoce para todas as
pessoas diagnosticadas com AME,
independente do tipo.

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Zolgensma - Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e
facilidades: Mariana: avangos com ganhos motores como,
sentar sem apoio, posigdo de prona com controle cervical,
posicdo de pé com talas extensoras ou drteses rigidas e
agora prestes a completar 1 anos apds infusdo (25/10)
evolugdo no treino de marcha com apoio de andadores.
Para além de nenhuma internagéo hospitalar, ndo uso
mais de ventilagdo com redugdo brusca dos adoecimentos
por comprometimento respiratério, melhora na
evacuagdo e deglutigdo (sem espessante para ingesta
hidrica) e com reducdo significante dos episddios de
engasgo., Marina: aprendeu a correr e esta quase
evoluindo o saltar. , Negativo e dificuldades: Nenhum
resultado negativo

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
A Marina usou a Nursinesena e a Marina o
Risdiplam (ambos antes do tratamento
genético com o Zolgensma), Positivo: Com o
uso das medicagOes paliativas, percebi a ndo
progressao, uma aparente estabilizagdo, porém
nenhum ganho motor ou melhora nas quest&es
fisioldgicas como evacuacdo, degluticdo, parte
respiratoria. , Negativo: No caso da Mariana,
para a adminstragdo da Nursinesena era
preciso ficar hospitalizada, com sedagdo e a
medida que ia passando o tempo, no caso,
quando ficava perto da préxima dose, ja sentia
o corpinho dela mais molinho, com menos
firmeza, controle de tronco por exemplo, como
se o intervalo dessa medicagdo tivesse que ser
menor. ,, Quanto a experiéncia da Marina com
Risdiplam, o negativo era mais a parte
burocratica em relagdo ao processo de
submissdo e retirada da medicagdo n afarmacia
de alto custo. O controle da temperatura (por
se tratar de uma medicagdo que deve ser
refrigerada). Para além disso, a tensdo de
administrar e ela ndo poder rejeitar, jeito
nehum como vomitar, para ndo perder a dose
que era calculada exatamente para os dias
certos, sem poder fazer reposigdo.

42 - Minhas filhas sdo gémeas 52 - Ndo
naturais de Goiania, que
foram diagnosticadas com
AME tipo 2 com 1anoe 2
meses. Mariana aos 7 meses
de vida iniciaram as perdas
motoras como deixar de
sentar sem apoio,rolar,
posi¢do de prona, ndo evoluiu
para o engatinhar e ndo
alcangou a posigdo de pé.
Apds inimeras consultas,
avaliagdes e exames, com
especialistas, com 1anoe 2
meses chegou o diagndstico
de AME tipo 2, em seguida
internagcdo em UTI devido
grave comprometido
respiratorio. Para triagem, foi
testado a irma gemelar
Marina, e infelizmente
também diagnosticada com
AME tipo 2, que alcangou o
andar com apoio, porém com
inimeras quedas.Com 1 ano
e 8 meses, as duas foram
submetidas ao tratamento
genético, medicagdo
Zolgensma. Com 2 meses
apés infusdo, iniciaram os
avangos com ganhos motores
como, sentar sem apoio,
posigdo de prona com
controle cervical, posi¢do de
pé com talas extensoras ou
Orteses rigidas e agora
prestes a completar 1 anos
apos infusdo (25/10)
evolugdo no treino de marcha
com apoio de andadores.
Marina aprendeu a correr e
estd quase evoluindo o saltar.
Entdo em 1 ano, foram
inimeros ganhos motores,
para além de nenhuma
internagdo hospitalar, ndo
uso mais de ventilagdo com
redugdo brusca dos
adoecimentos por
comprometimento
respiratério, melhora na
evacuagdo e degluticdo (sem
espessante para ingesta
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:
hidrica) e com redugdo
significante dos episddios de
engasgo. Que este relato
possa sensibilizar a todos os
leitores, da necessidade da
terapia génica precoce para
todas as pessoas
diagnosticadas com AME,
independente do tipo.

o . 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Spinraza, 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:, 4a_ N3 a_ N3
Familiar, amigo . ) ) e - 2 > ) ao do
ou cuidador de Melhora na qualidade de vida, Bloqueio do Positivo e facilidades: Aumento dos movimentos, Positivo: , Negativo:

K avanco da AME , Melhora na degluticdo, blogueio do avango da doenga, melhoria na qualidade de
paciente melhora nos movimentos motores vida., Negativo e dificuldades:
19/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - S.ifn,, com(.).cuidador ou re‘sponsével, Qual: Zolgensma 3.§ -.Sim, comq guidador ou responsejavel, QL{aI: 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de Eu acho que tanto o zolgensma como o , Positivo e facilidades: Percebi um ganho motor, as notas Ridisplan , Positivo: Resultados inferiores ha
. spinraza devem ser incorporados no SUS das avaliagdes estdo sempre aumentando e um atraso que o zolgensma da., Negativo: Nenhum
paciente porque salvam vidas. E ao ser incorporados no  motor cada vez menor em relagdo a uma pessoa que ndo
19/10/2025 SUS o processo de estabilizagdo da doenga serd tem essa condigdo ., Negativo e dificuldades: Nenhum

mais facil , ja que no SUS as pessoas possuem  resultado negativo
mais acesso do que através de ag¢des judiciais .

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 2-Nao a_N3o a_N3o
Deve ser incorporado no SUS, pois a doenga
nao escolhe classe social, e muitos ndo teem
condigdes financeiras p adquirir a medicagdo

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

19/10/2025
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Contribuiu
como:

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:

52 Estudos
economicos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:

Profissional de 42 - Ndo 52 - N3o
ide Até alguns poucos anos atras , ndo havia Onasemnogene Abeparvovec - Zolgensma , Positivo e Nusinersena, Positivo: Hd uma melhora nos
sau nenhuma terapéutica que promovesse a facilidades: Os pacientes atendidos apés infusdo com a ganhos motores porém nada comparado aos
19/10/2025 mudanca na histéria natural da AME. Estamos ~ medicagdo supracitada conseguiram adquirir melhoras da ganhos observados na terapia génica, sendo
vivenciando uma nova era, onde as doengas fungdo motora e respiratéria, além de adquirir Marcos este ponto também evidenciado na literatura
raras estdo tendo a possibilidade de motores antes inalcansaveis . O progndstico destes cientifica , Negativo: A necessidade de
terapéuticas que trazem , para estes pacientes, pacientes era bastante reservado, e atualmente,, com o aplicagdo periddica por toda vida, ao contrario
uma nova perspectiva de vida . Sdo advento da terapia génica , estamos vivenciando uma da terapia génica que é aplicagdo Unica
incontestaveis as melhoras observadas nestes ~ modificagdo da histéria natural da doenga , aumentando a
pacientes , que anteriormente , tinham uma expectativa de vida, diminuindo as intercorréncias ,
expectativa de vida limitada, além do que possibilitando novas habilidades e melhorando qualidade
muitas intercorréncias associadas , de vida . Houve aumento consideravel na expectativa de
necessidades de internagdes constantes, e vida ., Negativo e dificuldades: Acessibilidade ao
baixas qualidade e expectativa de vida . Os medicamento, por vezes, os tramites sdo tdo demorados ,
estudos mostram que quanto mais precoce € a  que as criangas perdem a oportunidade de utilizar o mais
utilizacdo da medicagdo , mais importantes e precoce possivel, uma vez que as evidéncias apontam
significativos sdo as respostas uma vez que que quanto mais precoce for a infusdo , melhores sdo os
ainda existem populagdes de moto neurdnios  resultados obtidos .
vidveis , e, ao avangar da idade, esta
populagdes vdo sofrendo degeneragdo .
Portanto, é imprescindivel que esta medicagdo
seja incorporada para que as pessoas com AME
5q tenham a possibilidade de serem mais
funcionais , sofrerem menos intercorréncias
clinicas, necessitando de menos internagdes ,
e possibilitando com que possam ter uma
melhor qualidade de vida , tendo em vista a
mudanca da histéria natural da doenca !
Profissionallie 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satide, Qual: Com todas 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42 - N3o. a - N3o.
ide A minha opinido se baseia na minha as trés tecnologias disponiveis para AME., Positivo e Nusinersena e Risdiplam., Positivo: Vejo
sau experiéncia de vida real como pesquisadora de facilidades: Tratamento precoce e acesso a reabilitacdo semelhancga ao que reportei acima para TG.
19/10/2025 campo e profissional que trabalha em multidisciplinar, incluindo tecnologia assistiva impacta em Contudo, para esta terapia que esta sendo
ambulatério especializado. Vejo que melhores desfechos nos diversos sistemas (respiratério, avaliada nesta consulta, percebo que embora
diagndstico precoce faz a diferenga e neuromuscuoesquelético, digestivo), Negativo e ainda com poucos anos de seguimento,
atendimento adequado em reabilitagdo com dificuldades: Acesso tardio implica em resultados pacientes tratados precocemente ndo
equipes devidamente treinadas. limitados e ao meu ver, um recurso financeiro mal dependem do uso continuado de outros
aplicado. Paralelamente, se recebe a TG e ndo tem farmacos. Até ressaltado, que terapia
suporte da equipe multidisciplinar qualificada, a jornada ~ combinada ndo tem evidéncia e deve ser
do paciente é comprometida. desencorajada. , Negativo: Semelhante ao que
reportei acima. Ja atendi pacientes com grave
acometimento que ndo tiveram qualquer
melhora ou seja, garantir adequada
reabilitacdo e tratamento precoce implica em
melhores resultados.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 2 _N3o a_N3o

ou cuidador de
paciente

19/10/2025

Esse medicamento pode salvar vidas, fornecer
uma melhor qualidade de vida para as criangas
portadoras
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como:

inido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

. . a. i a_ N3 a_ N3 - ~
Familiar, amigo 12-Eu ac.ho que deve ser |ncorpora(?|o no SUS, Nao Nao 42 - N3o 52 N3o
. deve ser incorporado para que as criancas
ou cuidador de . ) .
K tenhao mais qualidade de vida
paciente
19/10/2025
- . a. i a_Nj3 a_gj i 2 . - ~
Familiar, amigo 12-Eu a'cho que deve ser |nc9rporad? noSUS, 22-Né&o 3 . Sim, com.o'cwdador o~u responsavel, Qual: 42 - N3o 52_ Nio
. Essa seria uma chance das criangas ndo passar Spiranze, Positivo: Evolugdo e ganhos nos
ou cuidador de - L B . )
; por tanto sofrimento , com uma dose Unica ela movimentos , Negativo: Aplicao de 4 em 4
paciente teria a chance de evoluir e a oportunidade de meses
19/10/2025 uma vida digna
Profissionallde 15'- Eu achf) gue deye se{r i'ncorporado r.lo SUSl, 28 -, sim,t como profissional de saude, Qual: Ja tive 32 -.Sim, como profissional dr.e'saude, Qual: 42 - Minha contribuicdo serd 52 - Ndo
e A idade média de dlagnpstlco da AME tipo1é  experiéncia com o tratarr?ento com onasemnogeno Nuswlersena e rlsdlplam,’Posmyo. Nu5|nersena. arviEeh core mamhm cl
6 meses. Como no Brasil poucos estados tem abeparvoveque para pacientes com AME tipo 1, com adesdo ao tratamento hd que é aplicado pelo comité cientifico de doencas
19/10/2025 triagem neonatal, muitos pacientes ndo idade varidvel, até 2 anos de idade., Positivo e facilidades: médico a cada 4 meses, extremamente seguro o romusculares da
conseguiriam receber o tratamento se A terapia é bastante efetiva na fungdo motora, ., Risdiplam: facilidade da via oral, muito Sedtehile Bragikim de
permanecer a idade limite de 6 meses. A respiratéria e bulbar, e tem a grande facilidade de ser em  seguro., Negativo: Nusinersena: requer Neurologia Infantil (SBNI)
terapia génica para AME tem evidencias de dose Unica endovenosa., Negativo e dificuldades: Faco ambiente hospitalar para aplicagdo, como é de
seguranca e efetividade até os dois anos de parte de um centro de referéncia de tratamento de AME, aplicagdo intratecal, a administragdo pode ser
idade, por ser dose Unica e ter eficacia onde dispomos de todos os tratamentos e realizamos dificil em pacientes com AME com escoliose.,
duradoura ( dados de até 10 anos até o aplicacdo da terapia génica. Apenas um 1/10 pacientes Risdiplam: uso diario, médico ndo tem controle
momento) geralmente é a terapia escolhida apresentou evento adverso grave( hepatotoxicidade), sob adesdo ao tratamento, requer cuidados no
pela familia, apds conversa sobre riscos e porém sem manifestagdo clinica e que respondeu a armazenamento da medicagdo ( geladeira).
beneficios com a equipe médica. Ampliar a imunossupressado.
idade aumentaria o nimero de pacientes que
se beneficiariam com esse tratamento e
reduziria os altos custos de judicializagdes.
o a. ) a. o - . . a_q . . . B .
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satude, Qual: 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42 - N3o 52 N3o

saude

19/10/2025

Pacientes sem tratamento ficam restritos ao
leitor e ventilagdo invasiva, bem como via
alternativa de alimentagdo

Onamsenogeno abeparvoveque , Positivo e facilidades:
Mudou histéria natural da patologia do paciente,
Negativo e dificuldades: Nenhum

Nusinersena, Positivo: Também mudou curso
natural da doenga . Com ganhos positivos ,
Negativo: Nenhum
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Profissionallde 12-Eu achq que deve ser incor.pora?do‘r?o SpS, 22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: N 32 - Sim, como profissional de satide, Qual: 42 - Gene replacement 52 N3o
ik Os es.tudOSJa mostram rn.elhorlas significativas NU.S.INERSENA, RIE?ISPLAM E ZOLGESMA, Positivo e NUS.I.NERSENA, BIDISPLAM I?:ZOLGESMA, therapy for spinal muscular
em diversos aspectos clinicos, tanto em facilidades: Os pacientes tem ganhos em escalas Positivo: Os pacientes tem tido ganhos nas atrophy: safety and
19/10/2025 pacientes tratados pela primeira vez quanto funcionais, com as 3 medicagdes citadas, sendo o tempo  escalas funcionais, com as 3 medicagdes preliminary efficacy in a
naqueles que migraram de outras terapias para para esses pacientes muito precioso. Cada minuto citadas, mudando assim o fenétipo da doenca.  grasilian cohort, Rodrigo
o0 Zolgesma. Observamos melhora nos perdido significa neurénios mortos. Com a medicagdo Ndo podemos perder tempo no inicio do Holanda Mendonca 1,2¢ ,
desfechos de fungdo motora (CHOP-INTEND, temos mudanga na histéria natural da doenga., Negativo  tratamento, o tempo para esses pacientes é Adriana Banzzatto Ortega 3,
HFMSE e RULM), novos marcos motores, e dificuldades: A dificuldade é a demora em conseguir a fundamental. Cada minuto perdido significa Ciro Matsui Jr1,2, Vanessa
melhora nos parametros ventilatérios (redugdo medicagdo e infelizmente a doenga evolui rapidamente. neurdnios mortos. Com a medicagdo temos van der Linden4, Marcelo
no tempo de ventilagdo ndo-invasiva e mudanga na histdria natural da doenga., Kerstenetzky4,, Luis
independéncia de ventilagdo) e fungdo bulbar Negativo: Recentemente tive paciente AME Fernando Grossklauss5,
(melhora na deglutigdo, sialorreia e tipo Il que chegou andando no hospital e por Elizabeth L. Silveira-Lucas6,
independéncia de suporte nutricional). O perfil ser tipo Il e ndo ter acesso a a medicacdo, hoje  Graziela Jorge Polidol and
de seguranga permanece consistente com estd na cadeira de rodas. Sabendo que existe Edmar Zanotelil, , Safety and
estudos clinicos anteriores, apresentando tratamento que impede a progressdo da Efficacy of IV Onasemnogene
eventos adversos previsiveis e manejaveis doenca. Abeparvovec for Pediatric
dent'ro de um plano adequado de Patients With Spinal Muscular
monitoramento. Atrophy, The Phase 3b
SMART Study, Hugh J.
McMillan,1 Giovanni
Baranello,2,3 Michelle A.
Farrar,4,5 Craig M. Zaidman,6
Teresa Moreno,7 Liesbeth De
Waele,8,9 Yuh-Jyh
Jong,10,11,12 Vincent
Laugel,13 Susana Quijano-
Roy,14,15 Eugenio
Mercuri, 16,17 Yin-Hsiu
Chien,18 Volker Straub,19
Basil T. Darras, 20 Julia
Seibert,21 Roberto Bernardo
Escudero,22 lulian Alecu,21
Frank Freischl” ager,23 and
Francesco Muntoni,2,3 for
the SMART Study Group,
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
O medicamento tem eficacia comprovada e
tema ; ) ) . .
ajudaria a salvar a vida de muitas criangas.
19/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgensma 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 2 _N3o a_Nio

ou cuidador de
paciente

19/10/2025

Sou super a favor da incorporagdo do
medicamento confiante que muitas criangas
terdo a chance de ter qualidade de vida

, Positivo e facilidades: Minha filha tomou o zolgensma
com 1 ano e 6 meses e a partir dai teve firmeza de
tronco,pescogo, sustentagdo e movimentos no corpo,
Negativo e dificuldades: Nenhum

Spinraza e Risdiplan , Positivo: Ajuda a manter
os bons resultados pds Zolgensma , Negativo:
Nenhum
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema O Zolgensma precisa ser disponibilizado de
forma ampla pelo SUS. Embora ja esteja no
19/10/2025 sistema, ainda é restrito a poucos pacientes. O
tratamento, apesar de ter um custo inicial alto,
é aplicado apenas uma vez na vida e garante
melhor qualidade de vida, além de ser mais
econdmico a longo prazo em comparagdo com
o Spinraza e o Risdiplam, que exigem uso
continuo e custos vitalicios.
el me 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o
tema Eu defendo que o Zolgensma seja incorporado
pelo SUS. Toda pessoa com AME deveria ter o
19/10/2025 direito de escolher o tratamento que acredita
ser melhor pra si, independente da idade. Cada
vida importa, e todo paciente merece ter a
chance de melhorar, ganhar qualidade de vida
e até alcangar uma possivel cura.
Interessado no 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Nao 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
tema Entendo a necessidade da disponibilizagéq
deste tipo de medicamento pelo Sistema Unico
20/10/2025 de Saude, tendo em vista os custos e o dificil
acesso a esta medicagdo que tem enormes
pontenciais de melhoria da qualidade de vida
para pacientes AME. Por ser voluntaria em
uma ONG para crinagas com doengas raras, eu
vejo o sofrimento dos cuidadores e pacientes
ao ndo conseguirem acesso aos tratamentos
que eles necessitam por ndo terem o poder
econOmico para tal.
Ieresses [me 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Nao 2-Nao 42 - N3o 52 _ N3o
Sociedade precisa ter a possibilidade de uso.
tema
20/10/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Nao tive 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o. 52_ N3o

saude

20/10/2025

A incorporagdo do medicamento em questdo é
de suma importancia para o manejo clinico e
sintomatoldgico de pacientes com AME, uma
vez que sua intervengdo mais precocemente
pode significar melhor prognéstico e ganho de
fungdo dos pacientes.

experiéncia com a utilizagdo do medicamento em
questdo., Positivo e facilidades: -, Negativo e
dificuldades: -

Risdiplam e Zolgensma., Positivo: A aplicacdo
da medicagdo, associada a reabilitagdo
multiprofissional dos pacientes, promoveu
melhora na fungdo motora e respiratéria. ,
Negativo: Acesso e disponibilidade aos
pacientes, desde a medicagdo a realizagdo da
reabilitagdo, essencial para melhora efetiva da
funcionalidade.
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como paciente, Qual: Tenho AME tipo  4a _ N30 52 N3o
"Ja é a segunda vez que venho contribuir em Il e fago os procedimentos fisioterapéuticos,
20/10/2025 uma consulta publica a favor da causa e acho como fisioterapia motora e hidroterapia desde
que é bem cansativo... Apesar de todos os meus 3 anos de idade. Infelizmente, nunca tive
esforgos das instituicdes e ONGs de apoio, a acesso a nenhum medicamento., Positivo: "A
CONITEC insiste em ndo avaliar fisioterapias sé auxiliam na mobilidade atual e
minuciosamente sobre os tratamentos para manutencgdo da flexibilidade. Ajuda o corpo a
AME. E apontado que n3o hé grandes ndo ""travar"" totalmente, apesar de tudo.",
evidéncias, mas os proprios se contradizem ao Negativo: Infelizmente, a fisioterapia ndo para
dizer que com Spinraza e Ridisplam as a AME. Continuo perdendo minha mobilidade
evidéncias sdo maiores. E olha sé: Na Ultima dia ap6s dia.
consulta publica para AME tipo 3, o Spinraza
também foi negado pela mesma banca
avaliadora. Sugiro, além da reavaliagdo com
profissionais mais competentes, a inclusdo e
ampliagdo de todos os medicamentos que os
proéprios justificam como ""maior evidéncia"". "
Profissional de 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, a “ Sim,, como profissional dg §a0de, Q.Lfa|! Risdiplan, é - .Sim, como Profissional de'j §al]de, Qual: 42 - N3o 2_ N3o
, Incorporar o Zolgensma ao SUS é um passo Nusinersena e Zolgensma , Positivo e facilidades: Risdiplan e Nusinersena., Positivo: Pausa na
saude : ) ) ) o - ~ ~
essencial para garantir acesso justo, reduzir Estabilidade do quadro, auséncia de progressdo da progressdo da doenga ou ganhos de marcos
20/10/2025 desigualdades e oferecer as criangas com AME  doencga e em casos em que as medicagbes sdo motores., Negativo: Nenhum resultado
uma oportunidade real de desenvolvimento e  administradas mais cedo (primeiros dias/meses de vida) negativo.
qualidade de vida. Estudos clinicos e dados de  melhora significativa dos sintomas da doenga., Negativo e
vida real demonstram melhora significativa da  dificuldades: Ndo vi nenhum resultado negativo
sobrevida e das fung¢des motoras, diretamente ligado as medicagdes. As dificuldades sdo
especialmente quando o tratamento é relacionadas a adesdo dos pacientes ao tratamento
realizado de forma precoce, permitindo que multidisciplinar, que é imprescindivel para um bom
criangas atinjam marcos motores antes resultado das terapias medicamentosas.
considerados inalcangaveis.
el e 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o a_Nio
tema
20/10/2025
Familiar, amigo 2. Eu acho qug deve ser incorporado no SUS, a —.S.im,, conjuc.> cuidador ou responsavel, Qual: Spinraza, a —.S.im, como cyidador ou responsével, Qual:, 4a_ N30 2_ N3o
. Extremamente importante para toda a Positivo e facilidades: Ganho de fungdes motoras, forga Positivo: , Negativo:
ou cuidador de ) ) .
. sociedade. nos membros como pernas e bragos, maior capacidades
paciente de locomogédo, Negativo e dificuldades: Nenhum. Desde
20/10/2025 que aplicado com o cuidado necessdrio.
Iieressds [e 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Sim, como paciente, Qual: Nusinersen (Spinraza), 2-Nao a_Nio 52_ N3o

tema

20/10/2025

Por ser uma doenca degenerativa que
imposibilida a crianga a ter seu
dezemvovimento norma e pode levar a morte,
e como o diagnostico demora muito para sai e
vital que as criangas possa tomar a dose até
aos 2 anos, para poder ter a esperanga de uma
melhor qualidade de vida.

Positivo e facilidades: Melhoria na fadiga muscular, mais
autonomia para fazer minhas necessidade diarias. ganho
de mobilidade em alguns aspectos., Negativo e
dificuldades: Ndo teve
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como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

Profissional de
saude

20/10/2025

12 - Ndo tenho opinido formada, Em anexo
compartilhamos a contribui¢do de especialista
do SUS sobre o item.

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Em anexo
compartilhamos a contribui¢do de especialista do SUS
sobre o item., Positivo e facilidades: Em anexo
compartilhamos a contribuigdo de especialista do SUS
sobre o item., Negativo e dificuldades: Em anexo
compartilhamos a contribuigdo de especialista do SUS
sobre o item.

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satide, Qual: Em
anexo compartilhamos a contribuigdo de
especialista do SUS sobre o item., Positivo: Em
anexo compartilhamos a contribuigdo de
especialista do SUS sobre o item., Negativo: Em
anexo compartilhamos a contribuigdo de
especialista do SUS sobre o item.

42 - Em anexo
compartilhamos a
contribuicdo de especialista
do SUS sobre o item.

economicos:

52 - Em anexo
compartilhamos a
contribuicdo de
especialista do SUS sobre
o item.

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS

2.-Nao

2-Nao a

Interessado no 2- Ndo 2- N3o
tema
20/10/2025
a. i a_Nj3 2a_N3 . «
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 2 _N3o 2 _N3o
tema
20/10/2025
a. i a_ N3 a_ N3 = .
Interessado no 12 I.-Zu.alxcho que deve ser.lncorporadol no SUS, Ndo Nao 42 - N3o 52 N3o
tema Possibilitar o acesso a pacientes de até 2 anos
de idade (24 meses) a este medicamento é
20/10/2025 permitir a eles beneficios significativos de
desenvolvimento e equidade no acesso ao
tratamento. Esses pacientes ndo escolheram
portar essa condigdo de salide, bem como sdo
diversos os fatores que ndo possibilitam o
diagndstico antes dos seis meses de idade -
especialmente quando falamos daqueles que
dependem integralmente da rede publica de
salde. Restringir o acesso ao medicamento
apenas para pacientes até os seis meses de
vida (critério atual) é ignorar tantos outros que
poderiam ter melhoras significativas da
qualidade de vida, como apontam evidéncias
clinicas.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -.,‘Sim,, como profissional de saude, anl: Zolgesma, 2 - Nédo 42 - N3o 52 N3o
saude Positivo e facilidades: Tratamento para criangas com
diagnostico tardio, Negativo e dificuldades: Valor alto e
20/10/2025 fora do Brasil
a. i a_ N3 a_N3 ~ =
Iieressds [e Eu acho que deve ser incorporado no SUS Néo Nao a_N3o a_ N3o
tema
20/10/2025
a. i a_Nj3 a_N3 . «
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o a_Nio

tema

20/10/2025

Salva a vida e melhora qualidade de vida de
muitas criangas
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32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Ndo 42 - N3o 52 - N3o

Acho que deve ser disponivel para criangas até

2 anos, como recomendado na bula do
20/10/2025 medicamento

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
como: dificuldade, outros efeitos:

Contribuiu 12 Opinido, comentario:

Interessado no
tema

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Nao 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
Eu acho que deva ser incorporado para
criangas até 24 meses, como diz a bula do
20/10/2025 fabricante. Tendo em vista a demora do
diagndstico pelo SUS.

Profissional de
saude

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Zolgensma, Positivo e facilidades: Melhora da parte

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:, 42 _ N3o 2 - N3o
Positivo: , Negativo:

Interessado no

] motora, melhora da fala, Negativo e dificuldades: Nao vi
20/10/2025 lado negativo da medicagdo, somente coisas positivas. O
negativo seria a dificuldade de conseguir acesso a
medicagdo.
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Nao 2-Nao a_N3o 2_ N3o
ou cuidador de Por ser familiar de paciente que teve acesso a
. medicagdo, desejo que outras criangas tenham

paciente a oportunidade de receber e conseguir VIVER!
20/10/2025 O Zolgensma salva vidas! A ciéncia demonstra

a eficancia de medicagdo, e em tantos paizes

ela é ofertada as criangas até dois anos. Aqui

temos casos de sucesso (depois de muitas lutas

familiares) e quantas criangas que receberam e

estdo conseguindo se desenvolver.
Interessadono 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
O Existem muitas criangas que precisam dessa

medicagdo e ndo possuem renda suficiente
20/10/2025 para adquirir no particular
Interessado no 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 2-Nao a . Nio 2 N3o
tema Acompanho o caso da Marina Roda Moraes,

participei da campanha de arrecadacgdo de
20/10/2025 valor para que ela conseguisse o medicamento,

e apds a medicagdo, é nitida a melhora e

evolugdo dela, acompanhando a rede social

dos pais dela. Ela tomou as vésperas de

completar os dois anos, entdo acredito que

todas as criangas devem ter esse direito e

possibilidade
el me 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Ndo 2 _N3o a_Nio
tema Deve ser incorporado até os 2 anos de idade

como a bula recomenda.
20/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o

tema

20/10/2025
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Contribuiu
como:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

20/10/2025

12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O medicamento precisa ser incorporado para
que salve vidas das criangas e precisa estar
disponivel para ser aplicado até os 2 anos de
idade, conforme bula e fabricante indicam,
pois sé até os 6 meses de idade é muito pouco
tempo para que as familias, especialmente as
mais pobres e sem convénio, possam ter um
diagndstico fechado e consigam ir atrds de
toda papelada para pedir o medicamento no
SuUs

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Zoolgesma, Positivo e facilidades: Vi criangas sem
expectativa de vida e melhoras, ficarem bem e com
qualidade de vida préximo a ter autonomia , Negativo e
dificuldades: Ndo teve nada negativo, sé a minha
expectativa q era maior mesmo, mas o g foi alcangado é
muito melhor do que poderiamos ter caso ndo tivesse a
medicacdo

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
S 42 - N3o

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Interessado no
tema

20/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O art. 227 da CF/88 estabelece o dever do
Estado em assegurar a crianga de todas as
idades o direito a vida e a saude. No caso de
criangas com diagnostico de AME, ndo ha base
normativa ou cientifica para que o
medicamento de referéncia no tratamento seja
restrito as criangas com até 6 meses de idade.
Como todo medicamento, a resposta a um
tratamento especifico é individual e
influenciada por uma série de fatores. De
acordo com o fabricante do medicamente em
referéncia, a sua eficacia esta devidamente
comprovada se administratda em pacientes de
até os 2 anos de idade, sendo certo que ndo ha
dados suficientes apenas no Brasil para que se
conclua em sentido diferente. Sendo assim,
deve prevalecer o direito da crianga em
receber a medicagdo, desde que esteja apta
para tanto, considerando os parametros
estabelecidos pelo fabricante, tal como a idade
maxima.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

20/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Conhego uma crianga que usou zolgesnma até
2 anos, E melhorou

Interessado no
tema

20/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

Interessado no
tema

20/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

a. i a_ N3 a_ N3 - ~
Interessado no 12 - Eu acho que de\{e ser |ncorporado~no Sus, Néo Nao 42 - N3o 52_ N3o
Para que todas as criangas que necessitam da
tema B
medicagdo sejam contempladas
20/10/2025
a._ i a_N3 a_N3 ~ ~
Iieresses [e Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao N&o 42 - N3o 52 N3o
tema
20/10/2025
.. a. i a. i issi ¥ R a_N3 ~ ~
Profissional de 1 E'u tho que deve ser |nco.rporz’ado noSUS, 2 .,'Slm,, co.n?o profissional de saude, Qua.l. Zolggnsma, Nao a_N3o a_ N3o
saude E muito importante que o maior nimero de Positivo e facilidades: Avangos motores muito notaveis.,
criangas até 2 anos possa receber o tratamento  Negativo e dificuldades: Nenhum
20/10/2025 para ter os beneficios do mesmo.
~ . a_ & . . . - . . . . .
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2 Slm comc.>.cwdador ou re§ponsavel, Qual: Zollgfensma 3. §|m, comg Fmdador ou. responsa:/el, Qual: a - N3o 2 _ N3o
. , Positivo e facilidades: Melhoria na parte respiratério e Risdiplan, Positivo: Melhoria na fungdo
ou cuidador de ~ ) o o .
K evolugdo motora, Negativo e dificuldades: Nenhum respiratério e motora, Negativo: Nenhum
paciente
20/10/2025
. . a. i a_Nj3 2a_N3 ~ ~
Familiar, amigo Eu acho que deve ser incorporado no SUS, Nao N&o 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

20/10/2025

A crianga que AME cada segunda da vida dela
vai custar a perca de neurdnios e assim
perdendo cada vez mais seus movimentos e
comprometendo estilo e qualidade de vida!
Quando se coloca na justica os casos de
criangas com mais de 6 meses para fazerem o
uso da medicagdo Zolgensma, o processo
demora e muitas vezes ndo da nem mais
tempo. O SUS deveria sim disponibilizar essa
medicagdo até os 2 anos (idade maxima
permitida), para que muitas criangas consigam
viver por mais tempo

Profissional de
saude

20/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Na minha experiéncia, 126 pacientes com
AME, com idades diversas, varios inclusive
acima dos 2 anos de idade, receberam o
tratamento com Zolgensma e demonstraram
beneficios, com ganhos motores. Pouquissimos
(menos de 10%) tiveram alteragdes mais
importantes das transaminases.

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgensma -
terapia génica para AME, Positivo e facilidades: Os
pacientes tratados com terapia genica apresentam
melhora de forga muscular e ganhos motores, mesmo
tendo idade acima dos 7 meses., Quanto a questdo do
custo, torna-se muito menor a longo prazo, visto que o
tratamento com outro medicamento de uso continuo
vitalicio., , Negativo e dificuldades: Nenhum., Na minha
experiéncia, 126 pacientes com AME, com idades
diversas, varios inclusive acima dos 2 anos de idade,
receberam o tratamento com Zolgensma e demonstraram
beneficios, com ganhos motores. Pouquissimos (menos
de 10%) tiveram alteragdes mais importantes das
transaminases.

32 - Sim, como profissional de satide, Qual:
Risdiplam e Nusinersena, Positivo: Todos os
medicamentos modificadores da doenga (AME)
tém resultados positivos com ganho de forga e
fungdo motora. Porém, tanto o Risidplam
quanto o Nusinersena sdo de uso continuo e
vitalicio, sendo que a expectativa de vida
desses pacientes com AME sera préxima a
expectativa de vida da populagdo geral.,
Negativo: Uso didrio do Risdiplam., Aplicagdo
intratecal do Nusinersena, em ambiente
hospitalar, a cada 4 meses.

42 - Na minha experiéncia,
126 pacientes com AME, com
idades diversas, varios
inclusive acima dos 2 anos de
idade, receberam o
tratamento com Zolgensma e
demonstraram beneficios,
com ganhos motores.
Pouquissimos (menos de
10%) tiveram alterages mais
importantes das
transaminases.

52 - Quanto a questdo do
custo, torna-se muito
menor a longo prazo,
visto que o tratamento
com outro medicamento
de uso continuo vitalicio.
Sendo que a expectativa
de vida desses pacientes
com AME sera préxima a
expectativa de vida da
populagdo geral.,
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 1]‘3 - Eu achq que deve selr.incorporado noSUS, 22-Né&o 3.§ -.Sim, comq guidador ou response'?vel, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
Ja é conhecido os beneficios do Zolgensma Ridisplan , Positivo: Melhora , Negativo:

ou cuidador de

ient para o paciente com AME até 2 anos. E
paciente

também para toda a sociedade como um todo.
20/10/2025 Incluindo o custo para a Unido para tratamento
multidisciplinar para essas pessoas se 0 o
diagndstico e intervengdo ndo ocorrer
precocemente.

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Ndo a_Nio a_Nio
Medicamento que pode salvar a vida de uma

crianga., Com esse medicagdo até os dois anos

a crianga tem a possibilidade de andar, respirar

20/10/2025 sem ajuda de aparelhos, e ter uma vida igual as

outras criangas.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao a.Nio 52 - Nao

Familiar, amigo ’
Deve ser |ncorporado no sus

ou cuidador de

paciente
20/10/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. N3o 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 52 . N3o
A cuidaldor e Porque ele é uma chance de uma vida digna Spiranza, Positivo: Ganho de movimento,
ent para as criangas com AME Negativo: Tempo de aplicagdo
paciente
20/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a_Nio a_Nio
tema
20/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2-Nao 42 - N3o 52 - N3o

Zolgensma: Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e
facilidades: Melhora significativa na parte respiratéria e
motora!, Negativo e dificuldades: Nenhum!

ou cuidador de
paciente

20/10/2025
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como paciente, Qual: Nusinersena, 42 - N3o 5a
Sou portador de Atrofia Muscular Espinhal Positivo: Ganhos modestos de forga,
20/10/2025 (AME) e tenho 33 anos. Vivo diariamente os manutengdo da capacidade de andar, manter a
desafios que essa condigdo impde. Desafios forga fisica , Negativo:

que vdo muito além da limitagdo fisica. A AME

afeta todas as atividades da vida: desde tarefas

simples do dia a dia até a autonomia e a

qualidade de vida a longo prazo., , Por isso,

considero fundamental que o tratamento para

AME seja disponibilizado o quanto antes para

todas as criangas que possam se beneficiar

dele. A oportunidade de tratar a AME

precocemente, com uma medicagdo que pode

mudar o curso natural da doenga, é algo que

transforma ndo apenas a vida da crianga, mas

também de toda a sua familia., , Cada més sem

tratamento pode representar perda de fungGes

motoras que dificilmente serdo recuperadas.

Ampliar o acesso a essa medicagdo para

criangas de até 2 anos significa oferecer uma

chance real de desenvolvimento, de

independéncia e de uma vida muito mais

préxima do que chamamos de normalidade., ,

Aincorporagdo desse tratamento no SUS até

0s 2 anos é um passo essencial para garantir

equidade, dignidade e esperanga as familias

que enfrentam a AME.

Paciente

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
Sé quem tem um ente querido com uma

20/10/2025 doenca rara devastadora sabe a importancia

de uma medicagdo realizada no momento

exato pode salvar o Amor da vida de alguém. O

Zolgesma precisa ser aprovado nesta baixa

etaria.

Paciente
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52 Estudos
economicos:

Contribuiu 42 Evidéncias clinicas:

como:

12 Opiniao, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: TERAPIA 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42 - Estudo internacional

A AME é uma doenga grave, com grave GENICA - ONASEMNOGENO ABEPARVOVEQUE, Positivo e  Nusinersena e Risdiplan, Positivo: Observei que (Weiz C et al., 2024) avaliou
impacto para o paciente, familia e todo facilidades: Sou fisioterapeuta, com histérico de atuagdo  os dois tratamentos apresentam resposta
ecossistema de salde. As terapias em doengas neuromusculares por mais de 15 anos, pude  positiva, porém efeitos mais lentos ,
modificadoras de doenga tem demonstrado observar na minha trajetdria a progressdo da doenga em  principalmente em pacientes mais graves. ,
resultados positivos, com a possibilidade de pacientes ndo tratados com AME, seja Tipo |, II, Ill, com Negativo: Queixas de dor e cefaléia com
maior expectativa e qualidade de vida. Dentre  comprometimento motor, respiratério e em casos mais infusdo intratecal, havia também relato de
elas, a terapia génica, tem destaque como graves, 6bito. Em meu estudo de doutorado fiz a perda de forga e fadiga pelos pacientes com
terapia avangada de dose Unica, com eficacia avaliagdo me dediquei a validar escala de avaliagdo da aumento do periodo entre as doses. Alguns
comprovada e mecanismo de a¢do duradouro.  fungdo motora dos pacientes com AME incapazes de pacientes desenvolveram medo (panico).

O Manejo de seguranga ja é bem estabelecido  sentar (CHOP INTEND) e pude avaliar diversos pacientes e Esquecimento/ desabastecimento de dose

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

52 - "Estudos de custo
efetividade devem

343 individuos de uma coorte considerar o alto burden
europeia, todos com peso da doenga e os beneficios
inferior a 21 kg e idade entre  a longo prazo com terapia
0 e 90 meses (média de 14 de dose Unica, com
meses), incluindo pacientes redugdo dos gastos em
previamente tratados e ndo satde. O estudo Brasileiro
tratados. A andlise de Custo-Efetividade do
seguranga os eventos Onasemnogeno

Profissional de
saude

20/10/2025

e se da através de monitoramento e uso de
corticosteroides. Na realidade de diagndstico
tardio do Brasil, restringir o acesso a terapia
génica apenas até 6 meses ndo garante igual
oportunidade para todos os pacientes com
indicagdo em bula. Todas as opgdes
terapéuticas devem ser discutidas pela equipe
médica e familia, para que a decisdo individual
seja pensada considerando aspectos clinicos,
sociais e econdmicos a curto e longo prazo.

sua evolugdo. Nos pacientes sintomdticos que
acompanhei e fizeram uso de terapia génica na faixa
etaria > 6 e < 24 meses pude observar aumento de ténus,
com evolugdo da pontuagdo na ESCALA CHOP INTEND,
ganho de marco motor ( controle cervical, sentar
independente), além de maior estabilidade respiratdria,
redugdo do uso de ventilagdo, de internagdes e
possibilidade de alimentagéo via oral pastosa (redugdo do
uso de via alternativa de alimentagdo. Houve também
ganhos na comunicagdo com vocalizagdo. , Negativo e
dificuldades: As dificuldades foram relacionadas ao
diagndstico tardio, pouco conhecimento da familia,
caréncia de equipe multidisciplinar treinada ,
principalmente para pacientes do interior. Pacientes
necessitaram de periodo de uso de corticoide e exames
de monitoramento. Mas evoluiram bem , sem
intercorréncias.

didria de medicagdo oral.

adversos reportados ( ja
conhecidos) foram
controlados conforme
protocolo com
corticosteroides. A eficacia foi
evidenciada por meio das
escalas CHOP INTEND, HINE e
HFMSE, que indicaram
estabilizagdo ou melhora nas
fungdes motoras, com
manutencgdo dos beneficios
ao longo do tempo. Dos 217
tratados (média de 18
meses), 63,3% atingiram o
marco de sentar-se sem
apoio. Também foi observada
retirada do suporte
ventilatério em pacientes
sintomaticos., No Brasil,
Mendonga RH et al. (2024)
conduziram estudo com 41
pacientes (40 sintomaticos),
dos quais 31 tinham entre 12
e 24 meses e 73% possuiam
apenas duas cépias do gene
SMN2. Houve aumento na
sobrevida e redugdo na
dependéncia de ventilagdo e
suporte nutricional. Entre os
18 que usavam ventilagao
continua (>16h/dia), 6
(33,3%) deixaram de utiliza-la
apos a terapia. Além disso, 18
(46,2%) passaram a se
alimentar por via oral,
comparado a 15 (36,6%)
antes do tratamento. Os
tratados entre 12 e 24 meses
apresentaram ganho médio
de 10,8 pontos na CHOP
INTEND (DP + 7,5). Entre os
30 com AME tipo |, 14
(46,6%) sentaram-se e 3

Abeparvoveque (AVXS-
101) em Comparagdo ao,
Nusinersena e Risdiplam
em Pacientes com Atrofia
Muscular Espinhal Tipo 1
no Brasil, Brigida Dias
Fernandes, et al., 2024,
conclui que "" No
horizonte lifetime, o
onasemnogeno
abeparvoveque se
apresenta como uma
opgdo provavelmente
mais efetiva, que
nusinersena e risdiplam,
mas associada a um custo
incremental. Tal relagdo
deve ser ponderada nos
critérios de eficiéncia,
durante a tomada de
decisdo e monitoramento
de resultados na
perspectiva do SUS."" "
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
economicos:

(10%) ficaram em pé com
apoio, marcos nunca vistos na
evolugdo natural da doenca
nesse tipo. O perfil de
seguranga foi compativel com
outras coortes, com
necessidade prolongada de
corticosteroides em pacientes
mais velhos., O estudo
SMART (McMillan HJ et al.,
2025), 3b, incluiu pacientes
entre 8,5 e 21 kg, com idade
>6 e <24 meses, além de
alguns mais velhos, todos
sintomaticos. O perfil de
seguranga permaneceu
consistente, sem eventos
graves relacionados a terapia.
A maioria manteve
estabilidade ou adquiriu
novos marcos motores
(Bayley/OMS). Houve
progresso nas fungdes
motoras amplas e finas
(HFMSE/RULM), podendo
indicar maior autonomia nas
atividades.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

20/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

2-Nao 2-Nao

Organizagdo da
Sociedade Civil

20/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

Interessado no
tema

20/10/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS

Interessado no
tema

20/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

Interessado no
tema

20/10/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Dar acesso amplo e possibilitar o tratamento a
criangas cujo diagnostico foi ou serd tardio
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema
20/10/2025
Familiar, amigo a-Eu acho que deYe ser inco.rporad? no. Sus, 2-Nao 32 —.Sim, com.o. cuidador ou respo.nsével, Qual:  42_pN3o 52. N3o
ou cuidador de Esse medicamento é de suma importancia para Espiraza, Positivo: Ganho de movimento

. a efetividade do tratamento e cura. Negativo: O tempo e organizagdo dos
paciente procedimentos para receber o medicamento
20/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho qL!e dtive ser i‘ncorporado no SUS, 22-Nao 33.— Sim, com.c>4cuidador 0~u responséyel, Qual: 2 _N3o 2 _N3o
ou cuidador de Com essa medicagdo as criangas tem a Spinraza, Positivo: evolugdo dos movimentos e

X oportunidade de receber os beneficios de cognigdo , Negativo: Tempo de aplicagdo de 4
e ganhos motores em 4 meses
20/10/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. N3o 2. Ni3o 42 - N3o 52 N3o

Os beneficios apresentados nas criangas que

ou cuidador de ;
receberam o medicamento.

paciente

20/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Nao a_Nio a_Nio
Quanto mais cedo iniciar o tratamento

Interessado no

tema .
melhores as chances para os pacientes.,

20/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu'acho que deve ser. incorporad'o no S.US, 23 - S.im,, comc.).cuidador OI:J responsdvel, Qual: Zolgensma 32 - Ndo 42 - N3o 52 - N3o

. O medicamento salva a vida, e permite muita , Positivo e facilidades: Paciente passou a sentar sem
ou cuidador de ) . o - . )

. qualidade. E revoluciondrio. apoio, se alimentar pela boca e respirar sem aparelhos.,
paciente Negativo e dificuldades: Nenhum resultado negativo.
20/10/2025
a. i a_ N3 a_ N3

el me 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS Ndo Nao a - N3o a_Nio
tema
20/10/2025
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economicos:

Profissional de
saude

20/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
FAVORAVEL a incorporacdo do Onasemnogeno
abeparvoveque para pacientes de 6 a 24
meses, com ressalvas., Justificativa:, Equidade
no Acesso: A principal razdo é corrigir uma
falha do préprio SUS. A auséncia da triagem
neonatal para AME em escala nacional causa o
diagndstico tardio da maioria das criangas, que
perdem a janela de tratamento ja aprovada
(até 6 meses). A ampliagdo para 24 meses é
uma medida de equidade transitéria para ndo
penalizar os pacientes por um atraso do
sistema., Beneficio Clinico Comprovado:
Apesar da qualidade da evidéncia ser baixa, os
dados de mundo real sdo consistentes e
demonstram que a terapia altera
drasticamente a histdria natural da doenca
nesta faixa etdria, garantindo sobrevida e
ganhos motores significativos que ndo seriam
alcangados de outra forma., Vantagem do
Tratamento: O regime de dose Unica resolve o
problema da adesdo a longo prazo e reduz a
carga de procedimentos invasivos e
hospitalizagdes recorrentes, melhorando a
qualidade de vida do paciente e da familia.,
Ressalvas (Condigdes para Aprovagdo):,
Incorporagdo Condicionada: A aprovagdo deve
ser vinculada a um Acordo de
Compartilhamento de Risco com redugdo de
preco e custeio dos exames pela industria.,
Carater Temporario: A indicagdo deve ser
reavaliada pela CONITEC em 3 a 5 anos, prazo
esperado para a implementagdo da triagem
neonatal no pais. Apos isso, a indicagdo pode
ser restringida novamente., Monitoramento
Rigoroso: O uso deve ser restrito a centros de
referéncia com capacidade para manejar os
riscos de seguranga.

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Experiéncia
é técnico-analitica, baseada na avaliagdo critica de
relatérios de ATS, como o da CONITEC para a presente
Consulta Publica. Tenho familiaridade com seu elevado
impacto orgamentario, as complexidades logisticas
(entrega direta ao centro de infusdo, isentando a gestdo
estadual da guarda) e os gargalos regulatérios, como a
necessidade de formalizagdo federal dos acordos de
compartilhamento de risco para garantir a segurancga
juridica do processo. Além disso, acompanho a dificuldade
sistémica causada pela auséncia da triagem neonatal para
AME, que impacta diretamente a elegibilidade para esta
terapia., Positivo e facilidades: Modelo de Tratamento
Inovador com Potencial de Otimizagdo do Cuidado: O

principal resultado positivo do Onasemnogeno

abeparvoveque é seu regime de dose Unica. Do ponto de
vista da gestdo do sistema de saude, isso representa uma
facilidade logistica e um potencial de redugdo da carga
sobre o paciente e o sistema a longo prazo. Diferente das
terapias de uso continuo, que exigem dispensacdes e
administragBes recorrentes (sejam elas hospitalares ou
domiciliares), a terapia génica concentra o esforgo
assistencial em um Unico evento terapéutico., Redugdo da

Carga Assistencial para o Paciente e Familia: A

administragdo em dose Unica elimina a necessidade de
visitas hospitalares frequentes para infusdes intratecais
(como no caso do nusinersena) ou a gestdo diaria de um
medicamento de uso continuo. Isso representa uma

facilidade imensa para as familias, reduzindo o

absenteismo dos cuidadores e o estresse associado a
tratamentos crénicos, melhorando a qualidade de vida
para além do beneficio clinico direto., Fluxo Logistico
Simplificado para a Gestdo Estadual: O modelo de entrega
direta do medicamento pela industria farmacéutica ao
centro de infusdo (HUOL, no exemplo do RN) é uma
facilidade operacional significativa. Isso isenta a Secretaria
Estadual de Saude da complexa e custosa logistica de
recebimento, armazenamento especializado (cadeia de
frio) e distribuigdo de um medicamento de altissimo
custo, otimizando os processos e mitigando riscos de
perda ou manejo inadequado., Indugdo a Estruturagdo da
Rede de Cuidado: A implementagdo de uma terapia de

altissima complexidade, como o Onasemnogeno

abeparvoveque, atua como um catalisador para a
organizagdo da linha de cuidado para doengas raras. A
necessidade de habilitar centros de referéncia, treinar
equipes multidisciplinares e estabelecer fluxos claros de
diagndstico e tratamento fortalece a rede do SUS como
um todo, um resultado positivo que beneficia ndo apenas
os pacientes com AME, mas todo o ecossistema de
doencgas raras., Negativo e dificuldades: A principal
dificuldade associada ao onasemnogeno abeparvoveque
reside na insustentabilidade financeira e no impacto

32 - Sim, como profissional de satde, Qual: A
principal dificuldade associada ao
onasemnogeno abeparvoveque reside na
insustentabilidade financeira e no impacto
desproporcional sobre o orgamento do SUS. O
custo unitario extremamente elevado, aliado a
uma Razdo de Custo-Efetividade Incremental
(RCEI) muito acima dos limiares aceitos (RS
1,77 milhdo por QALY para o grupo de 6 a 24
meses), evidencia que a tecnologia ndo
representa uma opgdo custo-efetiva para o
sistema publico. Além disso, o impacto
orcamentdrio projetado, estimado em até RS
883 milhdes em cinco anos, compromete a
capacidade do SUS de financiar outras
intervengGes essenciais, configurando um
cenario de iniquidade na alocagdo de recursos.,
, Outro desafio relevante é a inseguranca
juridica e operacional. A dependéncia de
acordos de compartilhamento de risco com a
industria farmacéutica — especialmente para o
custeio de testes genéticos e exames de
anticorpos anti-AAV9, bem como para a
logistica de administragdo do medicamento —
carece de uma norma federal que formalize
responsabilidades. Essa lacuna regulatéria
expde os gestores estaduais e centros de
referéncia a vulnerabilidades administrativas e
legais, podendo resultar em interrupges no
tratamento e judicializagdo., , Por fim, a baixa
robustez das evidéncias cientificas para a
populagdo de 6 a 24 meses agrava o problema,
tornando dificil justificar um investimento de
tal magnitude. Esse contexto gera um dilema
ético e administrativo, ao colocar em tensdo a
pressdo social e judicial por acesso ao
tratamento frente a necessidade de uso
racional e equitativo dos recursos publicos,
sustentado em evidéncias clinicas de
qualidade., Positivo: Experiéncia envolve a
andlise critica aprofundada das evidéncias
cientificas e econémicas de todas as terapias
modificadoras da doenca para Atrofia Muscular
Espinhal (AME) incorporadas ou em avaliagdo
no SUS. Minha atuagdo se concentra na
Avaliagdo de Tecnologias em Saude (ATS),
abrangendo os seguintes medicamentos:,
Nusinersena (Spinraza): Tenho experiéncia na
analise dos ensaios clinicos pivotais (ENDEAR,
CHERISH) e seus estudos de extensdo de longo
prazo. Realizei a avaliagdo metodoldgica destes
estudos, utilizando ferramentas como GRADE
para classificar a certeza da evidéncia, e

42 - "Reconheco a validade da
avaliagdo da CONITEC ao
classificar a certeza da
evidéncia para a populagdo
de 6 a 24 meses como
""muito baixa"" segundo a
metodologia GRADE. De fato,
a auséncia de ensaios clinicos
randomizados (RCTs) com
comparador ativo é a
principal limitagdo
metodoldgica., No entanto, a
contribuicdo técnica que
proponho é contextualizar
essa limitagdo dentro do
paradigma das doengas raras
e ultrarraras, como a AME:,
Inviabilidade Etica e Prética
de RCTs: A realizagdo de RCTs
tradicionais nesta populagdo
é eticamente inviavel (dado
que existem tratamentos
eficazes, impedindo o uso de
placebo) e praticamente
complexa. Portanto, a
dependéncia de estudos de
brago tinico, comparados com
coortes de histéria natural, e
de dados de mundo real
(RWD) é a melhor evidéncia
disponivel e esperada para
esta condigdo. Exigir um
padrdo de evidéncia de RCTs
para tomar uma decisdo seria
impor um critério irrealista,
que resultaria na negagdo
sistematica de acesso a
terapias inovadoras para
doengas raras., Consisténcia e
Magnitude do Efeito: Apesar
da baixa qualidade
metodoldgica, os resultados
sdo consistentes entre os
diferentes estudos e coortes.
A magnitude do efeito
observado — sobrevida
préxima a 100% e aquisigdo
de marcos motores como
sentar-se em mais de 90%
dos pacientes — é tdo
expressiva em comparagao a
histéria natural da doenca
(onde a sobrevida sem

52 - Reconhego que, pelos
modelos tradicionais, a
tecnologia ndo é custo-
efetiva. No entanto,
proponho as seguintes
ponderagdes:, Limiares de
Custo-Efetividade
Inadequados: Os limiares
convencionais do SUS ndo
sdo apropriados para
avaliar terapias génicas
de dose Unica com
beneficio vitalicio. Sugere-
se a discussdo de limiares
diferenciados para
doengas raras e
ultrarraras, como ja
ocorre em outros paises,
para evitar a exclusao
sistematica de inovagdes
de alto impacto., Custo a
Longo Prazo: A analise de
impacto orgamentario
deveria considerar os
custos evitados a longo
prazo. A dose Unica do
Onasemnogeno
abeparvoveque elimina
0s custos anuais e
cumulativos das terapias
de uso continuo
(nusinersena, risdiplam),
que podem se tornar
mais caros ao longo da
vida do paciente.,
Modelos de Pagamento
Inovadores: O alto custo
deve ser gerenciado
através de modelos de
pagamento baseados em
resultados (pay-for-
performance), onde o
pagamento é parcelado e
condicionado a eficacia
clinica observada no
paciente. Isso mitiga o
risco financeiro para o
SUS e alinha o custo ao
valor real entregue.,
Sugestdo: A analise
econdmica ndo deve ser
um veto, mas um ponto
de partida para negociar
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
desproporcional sobre o orgamento do SUS. O custo analisei as revisdes sistematicas e meta- suporte ventilatério um modelo de acesso
unitdrio extremamente elevado, aliado a uma Razdo de andlises que fundamentaram sua incorporagdo  raramente ultrapassa os dois  financeiramente
Custo-Efetividade Incremental (RCEl) muito acima dos nos PCDTs para AME tipos | e Il. Também tenho anos e marcos motores ndo sustentdvel e inovador.
limiares aceitos (RS 1,77 milhdo por QALY para o grupo de familiaridade com os modelos de custo- sdo adquiridos) que a
6 a 24 meses), evidencia que a tecnologia ndo representa  efetividade e as analises de impacto incerteza sobre a eficacia da
uma opgao custo-efetiva para o sistema publico. Além or¢camentario apresentadas para esta intervengdo é
disso, o impacto orgamentdrio projetado, estimado em tecnologia., Risdiplam (Evrysdi): Similarmente,  substancialmente reduzida.,
até RS 883 milhdes em cinco anos, compromete a analisei os dados dos estudos FIREFISH e Valor dos Dados de Mundo
capacidade do SUS de financiar outras intervengdes SUNFISH, avaliando sua eficacia e seguranga Real (RWD): Os estudos
essenciais, configurando um cenario de iniquidade na em comparagdo com a histdria natural e, observacionais, embora
alocagdo de recursos., , Outro desafio relevante é a indiretamente, com o nusinersena. Minha sujeitos a vieses, refletem a
inseguranca juridica e operacional. A dependéncia de experiéncia inclui a revisao critica dos efetividade da terapia na
acordos de compartilhamento de risco com a industria desfechos motores e respiratdrios, a analise pratica clinica real, incluindo
farmacéutica — especialmente para o custeio de testes das comparagdes indiretas (como MAIC - pacientes com maior
genéticos e exames de anticorpos anti-AAV9, bem como  Matching-Adjusted Indirect Comparison) e a heterogeneidade e
para a logistica de administragdo do medicamento — avaliacdo dos estudos econémicos que comorbidades. Os dados de
carece de uma norma federal que formalize subsidiaram sua incorporagdo como alternativa coortes como a alema (Weil3
responsabilidades. Essa lacuna regulatdria expde os terapéutica oral no SUS., Em resumo: sintetizar et al., 2022) confirmam os
gestores estaduais e centros de referéncia a e interpretar esses dados complexos para beneficios observados nos
vulnerabilidades administrativas e legais, podendo subsidiar a tomada de decisdo, comparando os  ensaios clinicos, reforgando a
resultar em interrupgdes no tratamento e judicializagdo.,, perfis de eficacia, seguranga e custo- validade externa dos

Por fim, a baixa robustez das evidéncias cientificas paraa efetividade das trés tecnologias (nusinersena, achados., "
populagdo de 6 a 24 meses agrava o problema, tornando  risdiplam e onasemnogeno abeparvoveque)

dificil justificar um investimento de tal magnitude. Esse para diferentes subgrupos de pacientes,
contexto gera um dilema ético e administrativo, ao sempre com um olhar critico sobre as

colocar em tensdo a pressao social e judicial por acesso ao limitagdes metodoldgicas, a heterogeneidade
tratamento frente a necessidade de uso racional e dos estudos e a incerteza associada aos dados
equitativo dos recursos publicos, sustentado em de longo prazo e de mundo real., Negativo: As
evidéncias clinicas de qualidade. principais dificuldades com o nusinersena e o

risdiplam sdo a carga de tratamento crénica e o
custo acumulado a longo prazo para o sistema
de saude. Por exigirem uso continuo, ambos os
medicamentos geram uma dependéncia
perpétua do paciente ao servigo de saude.,
Especificamente, o nusinersena apresenta
barreiras logisticas devido a necessidade de
administragdes intratecais recorrentes em
ambiente hospitalar, o que pode ser invasivo e
de dificil acesso em algumas regides. Ja com o
risdiplam, a dificuldade reside na garantia da
adesdo diaria e continua em domicilio., Além
disso, a resposta ao tratamento é variavel entre
os pacientes, com alguns apresentando apenas
a estabilizacdo da doenga em vez de ganhos
motores significativos, o que gera incerteza
sobre o beneficio a longo prazo frente ao alto
custo continuo.
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Familiar, amigo 42 - Ndo 52-Ndo
ou cuidador de
paciente
20/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
20/10/2025
Interessado no 12.- E.u acholqu.e deve ser inc?rporado no SUS, 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema Ampliar o publico de acesso é fundamental
para apoiar o tratamento das criangas.
20/10/2025 Principalmente, devido a limitagdo atual x
diagndstico em tempo é um desafio,
principalmente para as pessoas com menor
acesso a um sistema de saude capacitado.
Familiar, amigo E.— Eu achogue deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
. A idade maxima para seu uso deve ser
ou cuidador de . .
. ampliada. Se aos 2 anos ainda se tem
paciente excelentes resultados ndo ha justificativas de
20/10/2025 se limitar aos 6 meses. Ainda mais por
sabermos como o diagndstico muitas vezes é
lento e demorado. Deixar de usar essa
medicagdo acarreta a fraqueza muscular, perda
de movimento, limitagdes. Se ha possibilidade
de cura, melhora e regressdo do quadro nao
hd razdes de ndo ser utilizado.
Familiar, amigo 12- Eu.acho que deve ser incorporado no SUS,  22- Ndo 32-Ndo a - N3o 2 - N3o
. O medicamento Zolgensma melhora a
ou cuidador de ) A ;
. qualidade de vida em criangas portadores de
paciente AME. Por ser um medicamento de alto custo
20/10/2025 prescrito para individuos com uma doenga rara
como a AME deveria ser incorporado ao SUS e
ministrado em criangas aptas a recebé-lo o
mais breve possivel.
Iieressds [e 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Nao a_N3o a_ N3o
tema
20/10/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o

saude

20/10/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
a. i a_ N3 a_ N3 - ~
Interessado no i Eula.cho (N]ue deve serlr:corporado noSUS, 22-Nio 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o
As familias ndo tem condigdes de arcar com os
tema ;
custos do medicamento.
20/10/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. N3o 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 52_ N3o
ou cuida,dor de Como o SUS é direito de todos e a medicagdo RISDIPLAM, Positivo: ALGUMAS MELHORAS
. ja foi aprovada com um protocolo pré QUANTO AO QUADRO., Negativo: AINDA E
paciente estabelecido, esta medicacdo deveria ser CEDO PARA AVALIAR.
20/10/2025 aprovada conforme a abrangéncia que é
indicada em sua bula. Que atende outros niveis
da doenga.
a. i a_ N3 a_N3 ~ ~
Ireressmel me 12 Eu.acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o
Salva vidas
tema
20/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52 - Naoo
. O zolgensma deveria ser disponivel para todos  Zolgensma, Positivo e facilidades: Meu filho tomou o Spinraza, Positivo: Ele preservou os
ou cuidador de ) . o . ) ; .
. os pacient3s com Ame de acordo com a bula, zolgensma com 9 meses e apos a aplicagdo ele apresenta  movimentos que meu filho tinha, e evoluiu de
paciente os resultados apds a infusdo é muito evolugBes motoras e respiratdria significativas. A cada uma forma mais sutil., Negativo: Nenhum
20/10/2025 significativa, proporcionando uma qualidade avaliagdo na escala motora, ele evolui com pontuacgdes. resultado negativo é efeitoa colaterais.
de vida melhor, bem como seu Bem como a redugdo de internagdes por infecgdo.,
desenvolvimento. Negativo e dificuldades: Nenhum resultado negativo ou
efeito colateral.
a._ i a_N3 a_N3 ~ ~
Prsifesional ¢l 12 Eu.acho que E:Ieve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo Nao a_N3o a_N3o
, O medicamento é um ganho para tantas
satde ) :
criangas que precisam.
20/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2. N3o a_N3o

tema

20/10/2025

A medicagdo tem que ser urgentemente
incorporada AO SUS para criangas até os dois
anos de idade.
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Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

20/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Pois tenho um caso de paciente vitorioso em
casa. Se nao fosse o medicamento talvez meu
filho nao estivesse mais vivo. E gragas ao
medicamento ele tem hoje uma vida com
muito mais qualidade e perto da normalidade.

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Onasemnogeno abeparvoveque Zolgensma, Positivo e
facilidades: Meu filho tomou o Zolgensma aos 5 meses e
29 dias. Conseguimos identificar muito precoce devido ao
fato do seu pediatra desconfiar aos 2 meses que ele
estava com hipotonia no pescogo e aos 3 meses hipotonia
generalizada nos membros superiores e inferiores. no
mesmo dia conseguimos agendar uma neuro, que fez os
testes e desconfiou 99% de que ele tinha AME TIPO 1.
Apos 4 dias da infusdo do Zolgensma, ele levantou e
segurou o pescogo e com 12 dias apés a infusao
conseguiu levantar o brago esquerdo. Com 1 ano ele
sentou sozinho, o que para um paciente de AME TIPO 1,
nao seria possivel. Hoje ele fala normalmente, come pela
boca, tem excelente controle da cervical, senta, fala,
canta, e tem uma vida sem dependéncia da VNI.,
Negativo e dificuldades: A parte negativa foi que naquela
epoca o medicamento nao estava disponivel no Sus,
porem se ele tivesse tomado com 3 meses, com certeza
ele teria muito menos sequelas do que ele tem hoje.
Como e uma doenga rara e muitos médicos nao tem
conhecimento, reconhecer e diagnosticar a AME TIPO 1
precocemente antes dos 6 meses, e uma tarefa muito
dificil, por isso que seria ideal seguir o que outros paises
tem como base, o medicamento ate os 2 anos de idade.
Ate porque nem todos os estados estao com a AME
Homologado no teste do pezinho.

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Spinraza, Positivo: percebemos que teve um
pequeno ganho de forca, porem nada
comparavel ao ganho apos a infusdo do
zolgelsma., Negativo: A aplicagdo intratecal,
fazia com que nosso filho ficasse chorando
muito durante dois a trés dias apos a aplicagdo.

42 - Nao 52 - Ndo

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgesma,

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:

Profissional de B L L o - . < = 42 - Criangas que foram 52 - nao
satde A med|c~agao é indispensavel é notdrio o ganho P05|t|vo.efaC|I|dades.: Melhora ncide§envoIV|mento NUR§INESEN:A, RISDIPLAN, Posm\{o: In!uo qa tratadas previamente, que
de fungdes motoras que antes eram neuropsicomotor, criangas que ndo tinham um bom movimentagdo de membro superior e inferior., 5. diagnosticas na
20/10/2025 consideradas até impossiveis, vejo a melhora prognostico evoluindo ate para deambulagdo, melhora da  Negativo: Ele infelizmente ndo possuem triagem neonatal e obtiveram
da qualidade de vida e prolongamento da qualidade de vida, melhora na for¢a muscular global, ganhos tdo notorios comparado com a terapia  ;casso 3 terapia genica
mesma. ganho de marcos motores e redugdo do tempo de genica. possuem desenvolvimento
ventilagdo , Negativo e dificuldades: Tempo do motor preservado, melhor
diagnostico ate a medicagdo, em diagndstico tardio qualidade de vida e
infelizmente. prolongamento da mesma.
Muitas ja alcangaram ate o
teto da CHOP intend com
menos de 2 anos
. . a. i a_N3 a_N3 x «
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Nao a_ Nio a_ Nio

ou cuidador de
paciente

20/10/2025

Um melhor qualidade de vida para o paciente e
a familia.
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Familiar, amigo ) i~ . ; - ° 42 - sim, enviar [SIS andando 52 - N&o
ou cuidador de Eu acho que deve ser incorporado no SUS Onaser‘[mogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades: Nusinersena, Positivo: evita a perda dos marcos ¢y, apoio!
: urgentemente para criangas até os 02 anos de  Minha ISIS, HOJE ANDA! Ela recebeu 0 ZOLGENSMA com  motores, mas no caso de isis, evoluiu pouco,
paciente idade e so para criangas apos essa idade, que 9 meses de vida e atinge marcos motores, com evolugdo  pois SIS com 09 meses ndo sentava sem apoio,
20/10/2025 ndo receberam o zolgensma, deveria passar o igual ou superior a outras criangas que receberam o mesmo tomando o nusinersena, mas apds dois
nusinersena ou risdisplan. medicamento até os 06 meses de vida! E eu posso dias da infusdo do zolgensma, iSIS sentou sem
provar!!! Ela ndo teria recebido a terapia génica por esse  apoio por 2 minutos! A diferenca foi gritante.,
parecer negando a tecnologia para criancas maiores de 06 Negativo: [sis ndo ganhava tantos marcos
meses! Me apavora que outras criangas, com plena motores e ficava mais fraquinha préximo das
possibilidade de ter essa qualidade de vida, percam essa  infusdes do nusinersena.
chance! O medicamento é simplismente revolucionario.,
Negativo e dificuldades: Nenhum!
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser i?corporado no SUS, 22-, Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgensma, 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - Sim. 52 N3o
satde Considerando o impacto clinico observado, o Positivo e facilidades: Melhora das escalas motoras, Risdiplam e nusinersena., Positivo: Melhora de
perfil de seguran¢a adequado e os ganhos ganho de marcos do desenvolvimento, manutengdo de escalas motoras, ganho de marcos do
20/10/2025 funcionais relevantes mesmo em pacientes via oral e ndo evolugdo para ventilagdo permanente com  desenvolvimento., Negativo: Dificuldade de
tratados apds os 6 meses de idade, entendo traqueostomia., Negativo e dificuldades: Ndo tive infusdo do nusinersena em pacientes com
que a administragdo do Zolgensma no SUS ndo  resultados negativos. coluna complexa.
deveria ser restrita apenas a criangas com AME
tipo 1 menores de 6 meses, mas estendida a
todas as criangas entre 7 e 24 meses, que
também demonstram potencial de beneficio
clinico significativo.
Familiar, amigo 12 -'Eu achc{que c!eve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 39.— Sim, com.o.cuidador ou res;.mns.a'vt?lf Qu.al: a_N3o 2. N3o
. Muitas bebés e criangas que descobrem a ame Spinraza, Positivo: Melhora muito significativa
ou cuidador de . ~ ~ . ) )
. apos os 6 meses,estdo pendendo na evolugdo da minha filha que tem AME tipo
paciente tempo(neurdnios) pela demora para conseguir 2, Negativo:
20/10/2025 o zolgensma,minha filha é uma delas,foi
diagnosticada com quase 10 meses e ndo pode
tomar pelo sus,entramos na justica para
conseguir e sabemos como é burocratico e
demorado, Ela tomar essa medicagdo o mais
rapido possivel é vital para ela, Nos ajude para
que ela tenha uma qualidade de vida boa
tomando esse medicamento rapido
Iieresses [e 2- Eu acho que deve ser incorpérado n.o .SUS, 2- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
Deve ser salvaguardado e garantido o direito a
tema A :
vida dessas criangas
20/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32 - Ndo 2 _N3o 2 _Nio

ou cuidador de
paciente

20/10/2025

Conhecendo os beneficios da administragdo do
medicamento em criangas com AME, e vendo
o desespero e dificuldade dos pais correndo
contra o tempo para obté-lo, entendo que o
medicamento deva sim ser incorporado ao
SUs.
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Familiar, amigo 12-Né?achoqueq§zesermcorpomdono 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o tenho opinido 52 - N3o tenho opinido
ou cuidador de SUS, N&o tenho opinido formada. SermEch SermERE
paciente
20/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32 - Ndo 42 - N3o 52_ Nio
Extrema importancia
tema
20/10/2025
Erofissionalle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 2 - Uma crianga que recebeu 2 _N3o
satde As criangas tem alcangado marcos motores que Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades: Ridisplam e Nursinesena , Positivo: Pacientes essa medicagio de forma
antes ndo eram atingidos. Os pacientes estdo Alcance de Marcos motores , reducdo do tempo e/ouda  que ndo movimentavam os membros precoce, apos ser
20/10/2025 evoluindo no desenvolvimento motor, necessidade de ventilagdo mecanica ndo invasiva, superiores e inferiores antes da medicagdo diagnosticada na Triagem
alcangando o teto da escala Chop intend , melhora da qualidade de vida , Negativo e dificuldades: iniciaram a movimentagdo dos membros com reenEE] . cSd sEnERED @
necessitando de utilizar outras escalas de Os efeitos adversos que podem ocorrer a longo prazo inicio da utilizagdo dos medicamentos , iniciou a marcha sem apoio. E
avaliagdo para acompanhar melhor os ainda ndo sdo totalmente conhecidos Negativo: Diagndstico tardio e inicio tardio dos ja alcancou a pontuacio
resultados que elas tem apresentando. A tratamentos tene me CLOP el
qualidade de vida das criangas e de suas
familias melhoram de forma muito
significativa
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 - Ndo a_N3o 2 _N3o
tema
20/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Ndo 2 _N3o a_N3o
oucuidédorde Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades: ,
K Negativo e dificuldades:
paciente
20/10/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2-Ni3o a_Nio 2_ N3o
ou cuida’dor de Minha iSIS, HOJE ANDA! Ela recebeu o Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades:
. ZOLGENSMA com 9 meses de vida e atinge Minha SIS, HOJE ANDA! Ela recebeu 0 ZOLGENSMA com
paciente marcos motores, com evolugdo igual ou 9 meses de vida e atinge marcos motores, com evolugdo
20/10/2025 superior a outras criangas que receberam o igual ou superior a outras criangas que receberam o
medicamento até os 06 meses de vida! E eu medicamento até os 06 meses de vida! E eu posso
posso provar!!! Ela ndo teria recebido a terapia provar!!! Ela ndo teria recebido a terapia génica por esse
génica por esse parecer negando a tecnologia parecer negando a tecnologia para criangas maiores de 06
para criangas maiores de 06 meses! Me meses! Me apavora que outras criangas, com plena
apavora que outras criangas, com plena possibilidade de ter essa qualidade de vida, percam essa
possibilidade de ter essa qualidade de vida, chance! O medicamento é simplismente revolucionario.,
percam essa chance! O medicamento é Negativo e dificuldades:
simplesmente revolucionario.
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o

saude

20/10/2025
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Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
tema
20/10/2025
Iieresses [e 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Nao 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema
20/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Nao a_N3o a_ N3o
7
ou cuidador de
paciente
20/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Nao 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
’
ou cuidador de
paciente
20/10/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgensma 32 - Sim, como cuidador ou responsével, Qual:  4a_ N30 52_ N3o
ou cuida,dor de Quem tem AME tem pressa, cada segundo , Positivo e facilidades: Melhora progressiva no Risdisplam , Positivo: A doenga parou de
. importa. Ndo deixem de oferecer a essas desenvolvimento motor, degluti¢do e coordenagdo evoluir a partir do uso., Negativo: A demora no
paciente criangas o que ha de mais tecnoldgico no motora, Negativo e dificuldades: Dificuldade de acesso ao fornecimento
20/10/2025 avango contra a doenga. medicamento. Meu filho foi diagnosticado aos 5 meses e
26 dias com AME, mesmo assim teve o medicamento
negado. Foram longos 7 meses de luta na justica para
obter o direito.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
’
ou cuidador de
paciente
20/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
tema
20/10/2025
Familiar, amigo 2 - Ndo acho que deve ser incorporado no 2- Ndo 2-Nao a_Nio 52 N3o
-~ cuidaldor e SUS, Os medicamentos que devem ser
. incorporados no SUS somente depois de ser
paciente liberado pelos orgdos necessarios, pois dessa
20/10/2025 forma teremos mais cuidado com o ser
humano.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o

saude

20/10/2025
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema
20/10/2025
Organizacio da 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
Sociedade Civil
20/10/2025
IRieressds [e 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Nao a_N3o a_ N3o
tema
20/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao a . Nio a_Nio
tema
20/10/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
satde Medicagdo essencial para oferecer qualidade

de vida para pacientes com AME, e mudar a
20/10/2025 vida dessas pessoas.
Organizacdo da 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o a_Nio
Sociedade Civil Acompanhei casos de criangas através das

redes sociais que tiveram 6timos resultados
20/10/2025 tomando o medicamento até os dois anos de

idade.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 2 _N3o a_Nio
ou cuidador de Isso vai ajudar vdrias criangas que recebem o Zolgensma, Positivo e facilidades: Meu filho esta andando  Risdiplam , Positivo: Ajudou também no

K diagndstico tardio depois de receber a medicagdo e hoje ele tem 4 anos ganhos , Negativo: Nenhum

paciente Negativo e dificuldades: S6 teve ganhos
20/10/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Spinraza, 32 - Sim, como profissional de satde, Qual: 42 - N3o 52 N3o

saude

20/10/2025

O medicamento em questdo impacta
diretamente, ndo sé na qualidade de vida, mas
no direito a vida desses pacientes. A Ame ndo
tem cura e hoje os medicamentos disponiveis
sdo a maior chance dessas pessoas
conseguirem viver com algum grau de
qualidade e autonomia.

Risdiplam, Zolgeisma., Positivo e facilidades: Na clinica
observamos melhora significativa dos pacientes com
acesso ao medicamento, principalmente questdes
motoras e respiratdrias, e quanto mais cedo o acesso
maior é a percepgao de melhora. O caso mais evidente é
um paciente de 4 meses que em semanas ja demonstrou
ganhos no controle do tronco e reflexos nas pernas.,
Negativo e dificuldades: O ponto negativo é a dificuldade
que as familias enfrentam para ter acesso ao
medicamento, principalmente quando o filho tem menos
de 2 anos de idade.

Spinraza e Risdiplam., Positivo: Também houve
percepgao de melhora motora e respiratdria
principalmente nas criangas com acesso mais
rapido depois do diagndstico., Negativo: Os
tramites para conseguir o medicamento é um
ponto negativo, pois por falta de informagdo ou
por morosidade, acabam levando mais tempo
para acessar os medicamentos.
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Profissional de
saude

20/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A inclusdo do onasemnogeno abeparvoveque
no SUS é plenamente justificada diante do
conjunto robusto de evidéncias clinicas e da
experiéncia acumulada em diferentes
contextos, incluindo coortes nacionais. Os
dados publicados demonstram ganhos
motores e respiratérios expressivos, com perfil
de seguranga consistente e previsivel,
refor¢ando o valor terapéutico da reposi¢do
génica mesmo em pacientes tratados até 24
meses de idade., , Trata-se de uma intervengdo
de dose Unica, capaz de oferecer beneficio
sustentado, reduzir a dependéncia ventilatdria
e modificar de forma profunda o curso natural
da AME. Além do impacto clinico, o tratamento
apresenta alto potencial de custo-efetividade,
ao evitar terapias cronicas, procedimentos
repetidos e hospitalizagdes recorrentes., , Sob
a Otica cientifica, ética e de saude publica, a
incorporagdo dessa terapia representa um
avango estratégico para o SUS, garantindo
equidade de acesso, adesdo integral ao
tratamento e melhor progndstico funcional e
respiratério para criangas com AME 5q.

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgensma
(Onasemnogeno Abeparvovec), Positivo e facilidades:
Atualmente acompanho 20 pacientes com Atrofia
Muscular Espinhal (AME) 5q tratados com onasemnogeno
abeparvoveque. A maioria apresenta mutagdes bialélicas
no gene SMN1 e de duas a trés cépias do SMN2. Mais da
metade desses pacientes recebeu a infusdo entre 6 e 24
meses de idade., , Em todos os casos, o perfil de
seguranga foi favoravel, sem eventos adversos graves,
hepatotoxicidade significativa ou necessidade de
internagdes relacionadas a terapia. As elevagdes
transitorias de enzimas hepaticas observadas foram leves
e controladas com corticosteroides conforme protocolo., ,
Os ganhos clinicos foram consistentes e sustentados, com
melhora de marcos motores (controle cefalico,
sedestagdo independente e, em alguns casos,
deambulagdo com apoio), aumento das pontuagdes em
escalas funcionais (CHOP-INTEND, HINE-2) e melhora
expressiva da fungdo respiratdria, evidenciada por
redugdo da necessidade de suporte ventilatério e menor
frequéncia de intercorréncias respiratérias., , Mesmo
entre as criangas tratadas mais proximas dos 2 anos de
idade, observou-se estabilizagdo da doenca e aquisigdo de
novas habilidades motoras, refletindo preservagao
neuromuscular significativa e impacto positivo na
qualidade de vida familiar., , Esses resultados reproduzem
e reforcam as evidéncias da literatura internacional,
demonstrando que o onasemnogeno abeparvoveque
mantém eficacia e segurancga robustas em pacientes
tratados até 24 meses. Além disso a terapia, por ser de
dose Unica, ndo possui qualquer restdo relacionada a
adesdo medicamentosa., Negativo e dificuldades: Nao
houve

32 - Sim, como profissional de satide, Qual:
Nusinersena e Risdiplam, Positivo: Em minha
experiéncia clinica com pacientes com atrofia
muscular espinhal (AME) 5q na faixa etéria de
até 24 meses, os tratamentos com nusinersena
e risdiplam também demonstraram beneficios
relevantes. Observam-se, de modo geral,
melhora ou estabilizagdo da fungdo motora,
aumento da forga proximal e redugdo de
complicagdes respiratérias quando iniciados
precocemente e mantidos sob
acompanhamento especializado. Ambos os
farmacos apresentam perfil de seguranga
aceitdvel e contribuem para o controle da
progressdo da doenga, refletindo o impacto
positivo da reposi¢do funcional da proteina
SMN., , Entretanto, a terapia génica com
onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma)
oferece vantagens clinicas e praticas
importantes nessa mesma populagdo. Trata-se
de uma intervengdo Unica, com expressao
sustentada da proteina SMIN e sem
necessidade de administragdes repetidas,
evitando tanto os procedimentos invasivos
periddicos da via intratecal (nusinersena)
quanto a dependéncia diaria da administragdo
oral (risdiplam). Essa caracteristica garante
adesdo completa ao tratamento, reduz a carga
assistencial das familias e elimina o risco de
falhas terapéuticas por interrupgdo de uso., ,
Além disso, ao considerar o horizonte de vida
da crianga e os custos cumulativos dos
esquemas continuos, o Zolgensma se mostra
uma alternativa custo-efetiva, com potencial
de modificar de forma mais profunda e
duradoura o curso da doenga, oferecendo
ganhos motores e respiratdrios expressivos e
maior independéncia funcional., Negativo: No
caso do nusinersena, o regime de
administragdo intratecal periddica impoe
desafios significativos, sobretudo em lactentes
e criangas com escoliose ou fusdo vertebral.
Esses pacientes frequentemente necessitam de
sedacdo, equipe especializada e ambiente
hospitalar para cada aplicagdo, o que aumenta
o risco e o custo do procedimento. Em alguns
casos, a complexidade anatémica inviabiliza a
continuidade do tratamento., , Com o
risdiplam, embora a via oral facilite o uso,
observa-se em algumas familias dificuldade de
adesdo a longo prazo, especialmente em
contextos socioecondmicos mais vulneraveis,
nos quais a administragdo diaria e o controle

42 - As evidéncias clinicas 52- Ndo
mais recentes reforgam de
maneira consistente a
seguranca e a eficacia do
onasemnogeno
abeparvoveque no
tratamento da Atrofia
Muscular Espinhal (AME 5q),
com resultados positivos ndo
apenas em termos de ganho
motor, mas também de
melhora da fungdo
respiratoria e estabilidade
ventilatoria, mesmo em
pacientes tratados em faixas
etdrias ampliadas.O estudo
brasileiro “Gene replacement
therapy for spinal muscular
atrophy: safety and
preliminary efficacy in a
Brazilian cohort” (Mendonga
RH et al.) avaliou 41 pacientes
com média de idade de 18 +
6,4 meses no momento da
infusdo. O trabalho
demonstrou ganho médio de
13 pontos na escala CHOP-
INTEND apos seis meses e
capacidade de sentar sem
apoio em 46,6% dos
pacientes tipo I, resultados
comparaveis aos obtidos em
coortes internacionais. O
perfil de seguranca foi
favoravel, com eventos leves,
transitorios e manejaveis
dentro do protocolo padrao
de corticoterapia, sem
intercorréncias clinicas
graves., Além da melhora
motora, o estudo relatou
ganhos ventilatdrios
expressivos, com redugdo da
necessidade de suporte
respiratoério e melhora da
tolerancia ao esforgo e da
fungdo bulbar, indicando
beneficio real sobre a
musculatura respiratéria —
aspecto critico na sobrevida e
qualidade de vida dos
pacientes com AME., ,
Resultados semelhantes
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rigoroso de horérios podem comprometer a
regularidade terapéutica. Além disso, hd o
desafio de manter a disponibilidade continua
do medicamento e o acompanhamento
laboratorial periddico., , Essas barreiras
contrastam com o modelo do onasemnogeno
abeparvoveque (Zolgensma), que consiste em
dose Unica, com monitorizagdo transitoria e
sem necessidade de repeti¢Ses invasivas ou
administragdo cronica. Essa caracteristica
elimina obstaculos logisticos e garante adesdo
plena, fator essencial em uma doenga de
rapida progressao., , Por fim, ressalta-se que o
principal entrave atual é o acesso restrito por
critérios etdrios, que exclui pacientes entre 6 e
24 meses que ainda apresentam potencial
funcional relevante. A ampliagdo dessa faixa
etdria permitiria uma aplicagdo mais equitativa
e racional da terapia génica, com beneficios
clinicos comprovados e sustentabilidade para o
sistema de saude

foram observados na coorte
italiana de Pane et al., que
incluiu 67 criangas entre 22
dias e 72 meses de idade.
Apds 12 meses de
acompanhamento, houve
melhora significativa dos
escores CHOP-INTEND e
redugdo consistente da
dependéncia ventilatdria,
com parte dos pacientes
descontinuando o uso de
ventilagdo ndo invasiva, Por
fim, o Consenso da Academia
Brasileira de Neurologia
(zanoteli et al) reconhece que
a terapia génica apresenta
relagdo beneficio-risco
favoravel e é eficaz em
pacientes com AME tipos | e |l
até 24 meses e até 13,5 kg,
recomendando seu uso com
monitorizagdo laboratorial

adequada.
IRieressds [e 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
tema
20/10/2025
a._ H a._ a._
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o
tema
20/10/2025
a._ i a. a._ ~
Interessado no 12 I?u aEho que deve: ser incorporado no SUS, Ndo Nao 42 - N3o 52 N3o
tema MedicagBes tecnologicamente avangadas
transformam vidas, mas pelo seus custos sdao
20/10/2025 inacessiveis aps pacientes. A unica maneira de
salvar uma vida é ter acesso a essas
medicagbes, seja no ambito publico ou no
ambito privado.
Paciente a-Eu ac/hc? que deve ser inco’r;.)orfado no SUS, E - ?im, como paciente, Qual: Risdiplam , Pos?tivo e 2.-Nio a_N3o a_ N3o
Se o remédio segundo a bula é indicado a facilidades: For¢a muscular, melhora na capacidade
20/10/2025 paciente até 2 anos e temos grandes exemplos  respiratdria e na imunidade , Negativo e dificuldades:

de criangas que tiveram efeitos significativo
com essa medicagdo, portanto ndo vejo porque
ndo liberar para essas criangas
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

a_ i a_N3 a_ ~
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao Nao 42 - N3o 52 N3o
tema
20/10/2025
Familiar, amigo ’E -Eu acho que deve ser incorporado no ?US, 2.-Sim,, como.cyidador fa.u responsa’vel,~QuaI: 2-Nio 42 - N3o 52_ N3o
. E um medicamento que realmente faz efeito e~ Zolgensma, Positivo e facilidades: Evolugdo motora,
ou cuidador de N . ) . - . )
. nem todos tém acesso. Principalmente criangas ganho de forga, independéncia e alta de fisioterapia
paciente maiores de 6 meses respiratéria , Negativo e dificuldades: Nenhum
20/10/2025
a. i a_Nj3 a_N3
s e fe 12 - Eu acho ql{eide‘ve .ser |nlcorp.orado noSUS, 22-Nao 32 - Ndo 2 _N3o 2 _N3o
A bula do remédio indica até dois anos
tema
20/10/2025
a. i a_Nj3 a_gj i 4 . - ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, Néo 32- Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:  4a _ N50. 52 N3o.

ou cuidador de
paciente

20/10/2025

Os medicamentos para AME sdo de um custo
irrealizavel para pessoas trabalhadoras comuns
neste pais, nossos filhos vivem hoje com uma
sentenca e o acesso aos medicamento sdo
extremamente limitados, queremos que todos
que precisam tenham acesso ao medicamento,
para terem uma vida melhor, com saude e
dignidade.

Spinraza, Positivo: Meu filho apresentou ganho
de forga nos membros, mais equilibrio, maior
capacidade de caminhada, melhor bem estar,
com menas fadiga e cansago., Negativo:
Nenhum ponto negativo, s6 gostaria que meu
filho com Ame 3 e outras pessoas na mesma
situagdo que ele pudessem ter acesso mais facil
ao tratamento pelo SUS.

Profissional de
saude

20/10/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Creio que a incorporacdo, pelo fato de ser um
tratamento muito caro, deve ser realizada de
acordo com o compartilhamento de risco,
como ja esta em fase inicial para criangas até
0s 6 meses de idade. No entanto, a decisdo de
qual medicagdo indicar é individualizada para
cada paciente em questd@o, o médico
especialista sabe avaliar bem os pros e contras
para melhor indicagdo de uma das 3 terapias.
No entanto, ter a opgdo da terapia génica para
criangas até os 2 anos amplia as opgdes com
evidéncia cientifica

2, Sim,, como profissional de satide, Qual: Com os 3
liberados pela Anvisa para tratamento da atrofia muscular
espinhal, incluindo o objeto da consulta publica, o
omnasenogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades:
Terapia génica efetiva em estudos pivotais, com perfil de
efeitos colaterais conhecidos, o que propicia um cuidado
individualizado e especifico. Estudos pivotais comprovam
eficdcia em menores de 6 meses e estudos de vida real
comprovam eficdcia e seguranga nos menores de 2 anos
de idade., Negativo e dificuldades: Perfil de efeitos
adversos é mais complexo que as outras medicagdes, no
entanto sdo conhecidos e criangas menores de 2 anos tem
menos chance de apresentar efeitos grave e fatais. No
entanto, o fato de ser dose Unica é um ponto altamente
positivo.

2 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Nusinersena e Risdiplam, Positivo: Também sdo
medicamentos altamente eficazes quando
indicado numa janela de oportunidade para os
3 tipos de atrofia muscular espinhal, sendo
nusinersena por via intratecal, o que requer
internagdo e procedimento invasivo e o
Risdiplam, que é de uso oral. Ambos sdo
eficazes e seguros, com estudos pivotais e de
vida real amplamente favoraveis, Negativo:
Nusinersena - problema de ser intratecal, entdo
colunas probleméticas torna dificil a aplicagdo.
Risdiplam precisa ser tomado diariamente,
sempre havendo risco de falha ou interrupgdo
do tratamento por falta da medicagdo

42 - Nao 2-Ndo

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

20/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Acredito muito na medicagdo e vi muitos
resultados positivos na vida da minha filha
apos a aplicagdo

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Risdiplam/nisunersena/ Zolgensma, Positivo e facilidades:
Evolugdo maravilhosa da minha filha, tomou com 2 anos,
tivesse tomado antes teria ja evoluido muito antes,
Negativo e dificuldades: Muita burocracia pra fazer a
medicagdo até ganhar é muito dificil

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: e
Nisunersena/Risdiplam , Positivo: Deu suporte

pra conseguir o Zolgensma , Negativo:

Desconforto com aplicagdo na espinha,

medicagdo usada pro resto da vida, cada vez

que aplicava tinha que deslocar pra hospital

expondo ela sos riscos de contaminagdo

Nao 2-Nao
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
20/10/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 - Ndo 42 - N3o 52_ Nio
saude
20/10/2025
s e fe 12 - Eu acho que deve §er incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o
Acho que tem que ser incorporado ao Sus para
tema L . A
aplicagdo até 2 anos, como é aprovado pela
20/10/2025 Anvisa, pois limitar a idade de uso até 6 meses
restringe muito a possibilidade, visto que é
uma doenga que demoram a descobrir e o
remédio pode ser usado até 2 anos.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
20/10/2025
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Pra incluir 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 2 _N3o 2 _Nio

Familiar, amigo

. bebés de até 2 anos pra receber o Zolgensma, Positivo e Pra incluir bebés de até 2 anos pra receber o
ou cuidador de

facilidades: Pra incluir bebés de até 2 anos pra receber o Zolgensma, Positivo: Melhora na qualidade de

PRI Zolgensma. Chance de uma vida melhor, Negativo e vida , Negativo:
20/10/2025 dificuldades: Demora para tomar a medicacdo atrapalha o
desenvolvimento
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - N&o 32-Nao a_Nio a_N3o
tema
20/10/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2 - Nao 2 - Ndo 42 - Nio 53 Nio

saude

21/10/2025

Esse medicamento muda a vida de criangas
com AME, as quais ndo teriam as mesmas
oportunidades sem a medicagdo. Sou médica e
sei 0 quanto é dificil fazer um diagndstico tdo
precoce dessa doenga, especialmente do SUS.
Nem todas as criangas terdo o diagndstico
antes dos 6 meses, a tempo de receber a
terapia. E fundamental a expanséo da idade-
alvo para receber a terapia, de forma que
possamos mudar a histéria de mais criangas e
familias.
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:
Profissional de 12-Eu ?cho que deve ser incorporac!o n?.SUS, 22 -, Sim,, como profissional de sal]d.e., Qual: N 32 -.Sim, como profissional de. ﬁaude, Qua{l: 42 - Anexo o documento 52_ N3o
saude Em conjunto com o Departamento cientifico da onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades: Nusinersena e risdiplam., Positivo: Também elaborado pelo

Sociedade Brasileira de Neurologia, o Mudanga da histéria natural, dose Unica., Negativo e modificam a histéria natural da doenga., Departamento Cientifico da
21/10/2025 entendimento é de que a limitagdo atual para dificuldades: Necessidade de diagndstico precoce para Negativo: Nusinersena necessita administragdo  ggy.

uso desta terapia génica de 6 meses, ndo poder estar utilizando o mesmo via SUS. Necessidade de  hospitalar periddica e de coluna que garanta o

condiz com a realidade de acesso. O alinhar expectativa das familias com a realidade do acesso intratecal. Risdiplam deve ser usado

diagndstico de casos sintomaticos ocorre apds  beneficio e riscos da terapia, acompanhamento cuidadoso diariamente, e precisa de refrigeragdono

esta idade, além da necessidade de avaliagdo do paciente. domicilio.

de potencial paciente até o momento da sua
administragdo, que também demanda tempo.

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o
Todos tem direito ao acesso a uma vida melhor
,ter acesso a medicagdo que e promissora

Interessado no
tema

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 42 - Nao a_N3o
Medicamento de alto custo e que pode frear

uma doenga que é degenerativa e paralisante

21/10/2025 para criangas deveria incorporar o calendario

do SUS

Interessado no
tema
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Contribuiu
como:

Empresa
fabricante da
tecnologia
avaliada

21/10/2025

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
De forma resumida, a Novartis contribui
respeitosamente trazendo os seguintes
pontos:, 1. A efetividade e seguranca de
Zolgensma® em pacientes de 7 a 24 meses com
presenca de mutagdes bialélicas do gene SMN1
e até 3 copias do gene SMN2 sdo
exaustivamente comprovadas na literatura
através de estudos fase lllb, IV e observacionais
e revisBes sistematicas com meta-analise,
incluindo dados de populagdo brasileira, , 2.
Zolgensma® possui dados de durabilidade que
suportam a eficacia da terapia por até 10 anos
pds infusdo sem novos achados de seguranga,
3. Atualizagdo da analise de impacto
orgamentario incremental potencialmente
inferior ao apresentado originalmente pela
CONITEC, sendo, no Cenario Conservador,
inferior a RS 200 milhdes acumulados em cinco
anos., 4. A andlise de custo efetividade
atualizada demonstrou que Zolgensma® é
dominante versus risdiplam e apresentou uma
razdo de custo efetividade (utilidade)
incremental (RCEI), mantendo o horizonte
temporal de 20 anos, de Zolgensma® versus
nusinersena de RS 327.867/AVAQ (anos de
vida ajustado pela qualidade) sendo um valor
menor do que a razdo de custo efetividade
apresentada nos relatdrios de recomendagao
final dos tratamentos atualmente
incorporados: Risdiplam e Nusinersena, A
Novartis mantém o compromisso em
desenvolver modelos de acesso inovadores em
parceria com o Ministério da Saude e continua
aberta a cocriar uma proposta que se adeque a
necessidade atual desta comissdo e atual
Ministério da Saude, tanto do ponto de vista
clinico quanto econémico. Diante do exposto,
solicita-se a CONITEC que reconsidere a
recomendacdo preliminar de 2025 e adote
posicdo favordvel a ampliagdo condicional da
incorporagdo do Zolgensma® para criangas de
7 a 24 meses com AME 5q, mediante Acordo
de Compartilhamento de Risco com desfechos
e modelo de pagamento a serem discutidos
apos a recomendacdo final. ,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade:
22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: 2 - Ndo

Onasemnogeno abeparvoveque(Zolgensma), Positivo e

facilidades: Onasemnogeno abeparvoveque é um

medicamento de dose Unica, que possui dados

comprovados exaustivamente na literatura demonstrando

ganho ou estabilizagdo de marcos morores, no perfil de

pacientes avaliado. A efetividade e seguranca de

Zolgensma® em pacientes de 7 a 24 meses com presenca

de mutagdes bialélicas do gene SMN1 e até 3 copias do

gene SMIN2 sdo exaustivamente comprovadas na

literatura através de estudos fase Illb, IV e observacionais

e revisGes sistematicas com meta-analise, incluindo dados

de populagdo brasileira. Zolgensma® possui dados de

durabilidade que suportam a eficacia da terapia por até

10 anos pos infusdo sem novos achados de seguranga,

incluindo o estudo de monitoramento da ANVISA.,

Negativo e dificuldades:

42 Evidéncias clinicas:

42 - sim

52 Estudos
economicos:

52 - sim

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Toda crianga que precisa merece ter acesso a
esse tratamento, pois de fato ele traz
resultados satisfatérios.

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades:
Evolugdo motora muito satisfatéria , Negativo e
dificuldades: Ndo teve.
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

a. i a_gj i 4 . a_ N3 - ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho gu::-z deve se!' incorporado no SUS, 22 - Sim,, como.cyldador .o.u responsalve.l, Qu?l. 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o
. Acompanho iniUmeras criangas, desde antes da  Zolgensma, Positivo e facilidades: Apds infusdo,
ou cuidador de . . - . e e
K infusdo do zolgensma e os beneficios sdo percebemos inumeros beneficios. A infusdo foi realizada
paciente INEGAVEIS. A qualidade de vida que o quando a crianga tinha 7 meses. Antes ndo sentava, ndo
21/10/2025 medicamento proporciona a essas criangas é mexia, tinha muita sialorreia, choro fraco, tosse ndo
enorme. Até mesmo em criangas maiores de 6  eficaz, respiracdo paradoxal, alimentagdo via sonda. Apos
meses, como preconizado atualmente. a administragdo do medicamento, foram inUmeros os
ganhos, senta sem apoio, melhoria da fungdo motora e
respiratdria, fala alto, tosse mais eficaz, alimentagdo via
oral, dentre outros beneficios observados., Negativo e
dificuldades: N@o foram observadas dificuldades devido
ao medicamentoo. A dificuldade foi conseguir a
medicagdo.

a. i a_Nj3 a_N3 . «

Familiar, amigo 1’- Eu acho que deve ser mcorpprado noSUS, 22-Nao 32 - Nio 2 - Nio 2 - N3o
. E fundamental para o desenvolvimento de
ou cuidador de
. pessoas com AME
paciente
21/10/2025
Familiar, amigo 2 - Eu at?ho que deve ser incorporado n9 SU~S, 2- Ndo 2 —.Sim, como cui.d.ador ou responsavel, Qual:  za_ N30 52_ N3o
. Seria muito bom todos ter acesso a medicagdo Nusinersena, Positivo: Avangos motores em
ou cuidador de ) - . .
. meu filho ndo teve por ter descoberto a movimentos das pernas , Negativo: Nenhum
paciente doenga faltando apenas i dias para os dois anos
21/10/2025

a_ H a_ a._ ~ ~
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32 - Nao 2 _N3o 2 _N3o
tema QUANDO SE DESENVOLVE UM MEDICAMENTO

E PARA USO DE TODOS ATE A ULTIMA CHANCE
21/10/2025 QUE RESULTE PARA UMA MELHOR
QUALIDADE DE VIDA.

a_ : a_ a._ ~ .
el me 12 - Eu acho que deve.ser incorporado no SUS., 22 - Ndo 32-Nado 42 - N3o 52 . N3o
tema Eu acho que deve ser incorporado no SUS, pois

assim teremos mais criangas com chance de
21/10/2025 uma vida e de qualidade melhor como toda
crianga merece e tem o direito de ter.

a._ H a._ a._ ~ ~
Interessado no :!— Eu acho que deve ser incorporado no SUS, Nado Nado 42 - N3o 52_ N3o
tema E dever do Estado promover e resguardar o

direito a saude e zelar pela dignidade da vida
21/10/2025 humana.

a._ i a._ a._ ~ ~

Interessadoino 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, N&o N&o a_N3o a_ N3o

tema

21/10/2025

A doenga ndo escolhe pessoas de uma
determinada classe social, podendo atingir dos
mais ricos aos mais pobres. Seguindo essa linha
de raciocinio, pautando no principio
fundamental da dignidade da pessoa humana,
presente na Constituigdo Federal, acho que
deveria ser oferecido o tratamento a toda a
populagdo que enfrenta tal enfermidade.
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

dificuldade, outros efeitos:
22 - Nio

efeitos, facilidade, dificuldade:
32- N3o

economicos:

Profissional de 42 - Ndo 52 - N3o
. Para que ocorra o tratamento “precoce das
salde )
criangas com AME
21/10/2025
Erafissienclie a. Eu’ acho qug deve ser incorporadF) no SUS, f " Sim,, como profissional de satide, Qual: Terapia 32-Sim, com.cA) pr.ofiss.io.nal de salde, .Qual: 42 - N3o 52 N3o
satde O OA é um medicamento seguro e eficaz nos génica com Onagemnogeno Abeparvoveque (Zolgensma) Temos experiéncia adicional com nusinersena e
dominios motores, respiratorios e bulbares de  em 12 pacientes com atrofia muscular espinhal do tipo 1., risdiplam., Positivo: Também possuem
21/10/2025 forma prolongada, como revelam os estudos Positivo e facilidades: O perfil de seguranga foi 6timo, seguranga e eficacia, de forma semelhante ao
de longo prazo. nenhum 6bito ou evento adverso grave que indicasse OA., Negativo: Poucas dificuldades. Talvez, um
internacdo hospitalar, ou plasmaférese ou terapia pouco de irregularidade nos intervalos de
dialitica. Todos os 12 pacientes que acompanhamos administragdo do nusinersena em fungdo de
fizeram OA em outros hospitais e retornaram para o absenteismo familiar.
estado do Rio de Janeiro, tinham mais de 6 meses, muitos
deles mais de 8,5 kg, e os resultados de eficacia motora
foram marcantes: melhora da movimentagdo, ganho de
marcos motores (sentar, ficar de pé, andar) e altas
pontuagdes nas escalas HINE e CHOP INTEND., Negativo e
dificuldades: Nenhuma dificuldade.
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporado no S.US, 2- Nao 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema Zolgensma muda o curso da doenga, permite
que interromper a doenga e traz qualidade de
21/10/2025 vida para o paciente e precisa ser
disponibilizado pelo SUS. E NECESSARIO QUE
SEJA DISPONIBILIZADO PARA PACIENTES ATE 2
ANOS, porque o diagndstico demora a ser feito.
Profissionallie 12 - Eu acho qge deve ser incorpo~rado no SUS, 22-,Sim,, como profissional de saude?-,.QuaI: N 32 —.Sim, como p.rof.issional de. s‘aL'Jde, Qual: 42 - N3o a_N3o
satde O uso do medicamento em questdo melhora Onasemnogeno abeparvoveque , Positivo e facilidades: Nusinersena e Risdisplan, Positivo: Foram
muito a qualidade de vida dessas criangas, Como fisioterapeuta que aplica as escalas motoras que observadas evolugdes motoras a partir do uso
21/10/2025 observa-se ndo sé a evolugdo motora como avaliam a evolugdo dos pacientes e também como das medicagdes,, Negativo: A dificuldade seria
também respiratéria com menos internagdes profissional que tem contato com essas familias tenho 0 uso continuo desses medicamentos o que
devido & quadros agudos. Acredito que outras  visto 6timos resultados com a aplicagdo do medicamento  depende da organizagdo da familia e
criangas até 2 anos também vao se beneficiar em questdo mesmo em criangas maiores, dentro da faixa  estabilidade clinica do paciente,
muito em receber a medicagdo uma vez que etaria em questdo e mesmo ja estando em tratamento
ainda estdo em uma fase do desenvolvimento  com outros medicamentos,, Negativo e dificuldades:
que tem muito a ganhar tanto em ganhos Como fisioterapeuta ndo tive contato com resultados
motores como em qualidade de vida. Ontem negativos ou dificuldades com o medicamento em
mesmo atendi uma menina de 6 anos que avaliagdo.
recebeu o Onasemnogeno abeparvoveque com
1 ano e 8 meses e teve 6timos ganhos apesar
de ja estar com outra medicagdo,
Organizacio da 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgesma, 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:  4a _ anexo 52 Anexo

Sociedade Civil

21/10/2025

Relatério em Anexo

Positivo e facilidades: Excelentes, Negativo e dificuldades:
N3o tivemos negativos

Spinraza e Risdiplam, Positivo: Aumento de
forga, alcance de marcos motores, Negativo:
Acesso
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Contribuiu
como:

Organizagdo da
Sociedade Civil

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Inicialmente é importante levar em conta que
nao temos diagnostico genético no SUS! A lei

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Conheco e
acompanho pacientes com AME familias que tiveram
acesso ao medicamento em avaliagdo, conhego e

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Tenho experi~encia com os demais
tratamentos ja incorporados, Nusinersena e

42 Evidéncias clinicas:

42 - Os estudos demonstram
eficacia e seguranga, com
resultados visiveis em

52 Estudos
economicos:

52 - Os estudos
econémicos apresentados
no relatério parecem

21/10/2025 de ampliagdo da triagem neonatal, tnico acompanho pacientes com AME e familias que tiveram Risdiplam, Positivo: Resultados positivos pacientes tratados em todo o incoerentes. Se o
exame disponivel no SUS capaz de detectar a acesso a outras tecnologias, conhego e acompanho incluem ganho de forga, alcance de marcos mundo. Ganhos motores tratamento em quest3o é
AME precocemente, embora tenha sido pacientes com AME e familias que ndo tiveram acesso a motores, melhor qualidade de vida, expressivos, ganhos na com dose Gnica ndo ha
aprovada em 2020, ainda ndo foi efetivada. nenhum tratamento, Positivo e facilidades: Os resultados  estabilizagdo de progressdo da doenga, entre habilidade de degluticio como ser mais caro que
Assim, na maioria do pais ndo ha a positivos envolvem o alcance de marcos motores e outros, Negativo: Os resultados negativos estdo permitindo que pacientes um tratamento que deve
possibilidade de realizar diagnéstico genético desenvolvimento esperado, incluindo alimentar-se, ligados a dificuldade de entrega, acesso e possam se alimentar porvia  ser fornecido ao longo da
pelo SUS. Para além disso a dificuldade de mover-se, respirar sem auxilio, possibilitando uma manutencdo dos tratamentos, interrupgdes natural e ganhos vida. Os dados
encaminhamento a especialistas é infancia mais digna e a probabilidade de um futuro constantes, dificuldades no acompanhamento respiratérios, inclusive demonstrados n3o
absurdamente enorme, causando esperas saudavel, Negativo e dificuldades: As dificuldades que e descaso constante no compromisso da demonstrando pacientes que  parecem alinhados com a
longas e diagnésticos tardios, além de presenciem estdo ligadas a falta de conhecimento e continuidade do tratamento pelos érgdos desenvolveriam o tipo mais proposta econdmica do
sofrimento e abandono aos pacientes e capacitagdo de profissionais, dificuldades de entrega, responsaveis. grave da doenca sem a laboratério responsavel
familias. O medicamento em analise tem bula  acesso e acompanhamento do tratamento necessidade do uso de pela tecnologia e com o
que indica o tratamento para criancas até 2 ventilagdo ou qualquer préprio acordo de
anos de idade, fornecer um tratamento que suporte ventilatério, algo compartilhamento de
deve acontecer até o sétimo més de vida em absolutamente impensavel risco ja discutido. Para
um pais onde ndo ha diagndstico € o mesmo para uma doenga rara, além disso, sendo o
que ndo fornecer. O medicamento em questdo progressiva, degenerativa, demandante nesta
demonstrou eficacia e seguranga para sua que ainda representa a situacdo, o STJ, deve-se
indicagdo em bula e isso precisa ser segunda maior causa de ébito considerar que o custo da
considerado. Ademais, considerando o genético em criangas até 2 judicializagdo é muito
demandante neste caso, é perceptivel que o anos de idade. maior que o da
diagndstico ndo chega a tempo de solicitar o incorporagdo, sendo
tratamento dentro dos critérios ja notavel que os critérios
incorporados. aplicados na atualidade
inviabilizam o acesso dos
pacientes. E necessario
que as analises
econdmicas sejam
realizadas com maior
rigor e coeréncia e que os
relatdrios sejam menos
confusos que os relatorios
apresentados pela
CONITEC.
Paciente 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. N3o 2-Nao a_Nio 52 _N3o
Tenho AME tipo 3. Acredito que a incorporagdo
21/10/2025 deste medicamento seja de fundamental

importancia.
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que d~eve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 3.§ - Sim,‘como paciente, Qual: Eu fui . 42 - N3o 52 N3o
tema ACREDITO QUE NAO DEVEMOS ESPERAR diagnosticado com AME Il e apartir disso
QUANDO PODEMOS RESOLVER UM entrei via judicial para obter o farmaco
21/10/2025 PROBLEMA NO INICIO, AFINAL, MUITA DAS Nusinersena (Spinraza), foi concedido, foi
VEZES NAO DA TEMPO., VAMOS FAZER O realizado trés aplicagBes até que o Juiz decidiu
POSSIVEL PARA HONRAR O PRINCIPIO DO que o medicamento ndo seria mais para mim.,
DIREITO HUMANO QUE E ESTABELECIDO. , Assim que foi aplicado a primeira dose do
DEVER DO ESTADO E UM DIREITO NOSSO. farmaco nusinersena (Spinraza) foi possivel
VIVA O SUS notar diferengas no caminhar, uma facilidade
de movimento, mais resistencia e menos
cansago, notei tambem diferengas nas juntas,
pois antes tinha uma sensagdo de corpo duro e
travado e com o farmaco eu me senti mais leve
( como se meu corpo tivesse com oleo) com as
demais aplicagGes foi possivel notar melhorias
no corpo, agilidade, ganho de resistencia,
outras melhorias foi relacionada a esperanca
de vida. UMA QUALIDADE DE VIDA, Positivo:,
Negativo:
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -',.Sim,, como profissior.mal de satjlde, Qual: Zolgensma, 3? -'Sim, como Profissional d(? .saL'Jde, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
saude Positivo e facilidades: A crianga, apds tratamento com a Ridisplam e nusinersena, Positivo: Ganhos
terapia génica, atingiu marcos motores antes nao motores, porém baixa atuagdo na melhora da
21/10/2025 atingidos com a terapia prévia e melhora significativa da  fungdo bulbar., Negativo: Ndo houve grande
fungdo bulbar, com independéncia de ventilagdo evolugdo da fungdo bulbar. Dificuldade de
mecanica e com capacidade de deglutigdo de liquidos aplicagdo de nusinersena em pacientes com
finos ao longo do tempo. Apds 2 anos da aplicagdo, escoliose grave.
continuou evoluindo e ndo apresentou perda motora. ,
Negativo e dificuldades: Dificuldades relacionadas ao
acesso da medicagdo. Os cuidados pds infusdo sdo
importantes e exigem atengdo e equipe multidisciplinar.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o

tema

21/10/2025

Pra dar uma qualidade de vida melhor pra
essas criangas
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Profissional de
saude

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Considerando:, - A natureza neurodegenerativa
e progressiva da doenga, , - As necessidades
ndo atendidas ainda presentes para os
pacientes de AME 5q na faixa etaria analisada,
, - O objetivo do tratamento que consiste em
estabilizar e interromper a progressdo da
doenga, , - A efetividade e seguranca da
terapia, exaustivamente comprovadas na
literatura através de estudos de fase llib, IV,
observacionais e revisdes sistematicas com
meta-analise, , - O perfil de seguranca da
terapia que é monitorado periodicamente pela
ANVISA, , - A custo-efetividade e impacto
or¢amentario que estdo equivocados e devem
ser recalculados levando em conta o fato de
que onasemnogeno abeparvoveque é uma
terapia de dose Unica e que seu pagamento
sera realizado em modelo de financiamento
baseado em desfechos e parcelas, e a
efetividade incremental superior frente as
outras terapias, , - A recomendagdo positiva da
Academia Brasileira de Neurologia sobre
onasemnogeno abeparvoveque como opgdo
terapéutica para pacientes com AME Tipos | e
Il até os dois anos de idade, , Declaro estar em
desacordo com a recomendagdo preliminar
desfavoravel da CONITEC e declaro
posicionamento favoravel e positivo para a
ampliagdo do uso de onasemnogeno
abeparvoveque para pacientes até os dois anos
de idade com mutagdes bialélicas no gene
SMN1 e presenga de até 3 copias do gene
SMN2.,

42 - A efetividade e seguranca
de Zolgensma em pacientes
de 7 a 24 meses com
presenga de mutagdes
bialélicas do gene SMN1 e até
3 copias do gene SMIN2 é
exaustivamentee
comprovada na literatura
através de estudos fase I/II,
1, b, IV e observacionais,
incluindo dados de populagédo
brasileira. , Esses estudos
demonstram melhoras
significativas em diversos
aspectos clinicos tanto em
pacientes ndive de
tratamento quanto aqueles
que fizeram a migragdo de
outras terapias para
onasemnogeno
abeparvoveque, com
incrementos observados nos
desfechos de fungdo motora
(CHOP-INTEND, HFMSE e
RULM), alcance de novos
marcos motores nunca
observados na histéria
natural da doenga, melhora
de pardmetros ventilatorios
(como redugdo no tempo de
ventilagdo ndo-invasiva e
independéncia de ventilagdo)
e fungdo bulbar (incluindo
melhora de degluticdo,
sialorreia e independéncia de
suporte nutricional). O perfil
de seguranga do tratamento
nesses estudos se manteve
consistente com o que ja foi
reportado nos estudos
clinicos prévios da terapia,
com eventos adversos
previsiveis e manejaveis
dentro de um plano de
monitoramento adequado do
paciente pré e pos-infusdo
(Saute JA et al., 2025, WeiR
et al., 2024, Mendonga RH et
al., 2024, McMillan H et al.,
2024, Servais L et al., 2024,
Pane M et al., 2023, Gowda
Vetal, 2023).,,

52 - Parece ter havido
equivoco importante na
andlise de custo-
efetividade considerando
que, na avaliagdo de
outras terapias, o
horizonte de vida
utilizado para célculo da
razdo de custo-
efetividade incremental
foi muito superior a 20
anos. Além disso, é
importante reforcar que
existe uma diferenca
significativa na taxa de
sobrevida dos pacientes
que fazem uso de
nusinersena, o que leva a
uma interpretagao
incorreta que essa terapia
apresentaria um menor
custo para o sistema de
salde, isso é implicagdo
direta de uma falta de
eficacia da terapia em
garantir a sobrevida dos
pacientes e ndo devido a
um incremento de
efetividade. Uma terapia
de dose Unica, em
comparagdo com terapias
de uso cronico, apresenta
custo-efetividade superior
no horizonte de tempo
maior, com incremento
de efetividade
comprovado pela
literatura clinica., Do
ponto de vista de impacto
orgamentario, é
necessario levar em
consideragdo o
pagamento em parcelas
ao longo da projecdo de
cinco anos, visto que a
proposta envolve a
ampliagdo do acordo de
acesso gerenciado
atualmente vigente para
a terapia na faixa de 0-6
meses de idade. O custo
do impacto orgamentario
no horizonte analisado
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precisa ser reanalisado
considerando o
parcelamento do
pagamento e ndo
considerando o
pagamento em parcela
Unica para cada paciente
que recebeu a terapia a
cada ano da projegdo.
Importante destacar que
a durabilidade da terapia
génica com
onasemnogeno
abeparvoveque é
comprovada por até 10
anos pos-infusdo, por
conta de seu mecanismo
de agdo inovador.,

Interessado no
tema

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Ndo 2-Ndo
Acredito que o medicamento para tratamento
da AME tipo 2 deve ser incorporado pelo SUS,
pois ele representa uma grande esperanga
para melhorar a qualidade de vida e a
sobrevida das pessoas que convivem com essa
doenga rara e degenerativa. O acesso a esse
tratamento ainda é muito limitado no Brasil
devido ao alto custo, o que torna essencial a
inclusdo pelo sistema publico., , A AME é uma
condigdo grave e progressiva, e o tratamento
precoce é fundamental para preservar fungdes
motoras, reduzir complicagdes e permitir mais
independéncia e dignidade aos pacientes.
Garantir que o medicamento esteja disponivel
no SUS é uma questdo de equidade e justica
social, assegurando que todas as pessoas,
independentemente da condigdo financeira,
tenham acesso ao melhor tratamento possivel.

52 - Ndo

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 2.-Nao 42 - %
Acho muito importante a implementagdo
dessa medicamento para as criangas até 2 anos.

Interessado no
tema

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo a
Acompanhei diversos casos nas redes sociais, a
bula diz até os 2 anos, entdo deve ser

permitido até estd idade
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Interessado no
tema

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A ampliagdo da incorporagdo do Zolgensma®
ao SUS para pacientes com AME de 7 a 24
meses de idade é uma medida tecnicamente
fundamentada e tem o potencial de ampliar o
acesso e melhorar os desfechos e qualidade de
vida dos pacientes. Desde a incorporagdo inicial
para criangas até 6 meses, novas evidéncias
clinicas e dados de mundo real reforgam a
eficacia e a seguranca do Zolgensma® também
para a faixa etaria ampliada. Estudos
multicéntricos, nacionais e internacionais,
incluindo dados brasileiros, demonstram
ganhos motores e respiratdrios superiores aos
observados com terapias alternativas, além de
perfil de seguranga previsivel e manejavel.,
Além disso, o Zolgensma® apresenta beneficios
relevantes em sobrevida e qualidade de vida,
com taxa de sobrevida de até 95% e redugdo
significativa da necessidade de ventilagdo
permanente. Assim, além das evidéncias
clinicas, o tratamento de dose Unica também
representa uma alternativa inovadora frente as
opgdes de uso continuo disponiveis atualmente
no SUS., Do ponto de vista operacional, o SUS
ja disp&e da infraestrutura necessaria para a
infusdo e acompanhamento dos pacientes, e a
ampliacdo da faixa etaria ndo demanda
alteragOes estruturais significativas., Uma
analise econdmica mais acurada mostra que o
Zolgensma® é dominante em relagdo ao
risdiplam e apresenta razdo de custo-
efetividade incremental inferior a dos
tratamentos ja incorporados, além de um
impacto orgamentario potencialmente menor
do que o estimado originalmente pela
CONITEC, especialmente considerando o
modelo de compartilhamento de risco ja
vigente., Negar a ampliacdo dessa
incorporagdo perpetua uma situacdo de
inequidade terapéutica, excluindo pacientes
que podem se beneficiar da terapia. Portanto,
a incorporagdo do Zolgensma® para essa
populagdo esta alinhada com os principios de
integralidade, equidade e universalidade do
SUS, e representa uma decisdo racional,
baseada em evidéncias clinicas, econémicas e
sociais.,

22 - Nao

Interessado no
tema

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
E uma esperanga de uma vida digna, de
tema . -
independéncia motora
21/10/2025
Paciente 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim, como paciente, Qual:, Positivo e facilidades: , 32 - Sim, como paciente, Qual: , Positivo: , 42 - N3o 52_ N3o
Negativo e dificuldades: Negativo:
21/10/2025
Erofissionalle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Nao 2. 0 onasemnogeno 2 A medicagdo é de uso
satide O medicamento 1) GSE |ncorporad.o ao SUs, ) abeparvoveque, uma terapia  Unico, diferente das
entretanto os bebés com AME muitas vezes s génica baseada no sorotipo 9 outras disponiveis.
21/10/2025 conseguem o diagnéstico e a indicagdo do uso do virus adeno-associado
do medicamento apds os 6 meses. Destacando- recombinante (AAV9), é de
se que se trata de um doenga FATAL, o prazo 5o fites), aEmEEeE
deveria se estender para além dos 6 meses, menores chances de
para que essas criangas tenham a chance de imEreerandes diffes devide
receber o medicamento em tempo de mudar o internacdes hospitalares.
progndstico sombrio ao qual elas estdo
destinadas.
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Nao 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
saude
21/10/2025
Iheress e fe 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a_Nio a_Nio
tema
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o

ou cuidador de
paciente

21/10/2025

Ajuda a salvar vidas

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Apesar do alto custo inicial no onasemnogene
ele vira economia qdo observado a longo prazo
pois os pacientes vao melhorando, adquirindo
autonomia. Necessitando cada vez de menos
suporte ou a necessidade de outros
medicamentos. Além de tornarem-se cidaddos
ativos e funcionais. Isso fora a questdo
humano pois é desumano negar oportunidade
de tratamento pra uma patologia tratavel.

2- Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Onasemnogene abeparvovec, Positivo e facilidades:
Minha filha tinha perdido todos os movimentos do corpo,
se alimentava por sonda nasogastrica e respirava com
ajuda de aparelhos. Atualmente apos quase 4 anos da
medicacdo se alimenta 100% via oral, usa ventilagdo
apenas para sonos longos e anda com apoio, Negativo e
dificuldades: Apenas resultados positivos

2~ Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Evrysdi e nusinesena, Positivo: Ganhos
motores, Negativo: Alto custo, uso periddico,
necessidade de centro cirurgico ou
equipamento da refrigeracdo.

42 - Ja estamos participando
de estudos do ministério da
saude

52 - Ja estamos
participando de estudos
do ministério da saude

Organizagdo da
Sociedade Civil

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
VIDE CONTRIBUICAO EM ANEXO

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
ZOLGENSMA, Positivo e facilidades: VIDE CONTRIBUICAO
EM ANEXO, Negativo e dificuldades: VIDE CONTRIBUICAO
EM ANEXO

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:

42 - SIM, VIDE

VIDE CONTRIBUICAO EM ANEXO, Positivo: VIDE - coNTRIBUICAO EM ANEXO

CONTRIBUICAO EM ANEXO, Negativo: VIDE
CONTRIBUIGAO EM ANEXO

52-SIM, VIDE
CONTRIBUIGAO EM
ANEXO
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Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Sou um homem adulto com Atrofia Muscular
Espinhal (AME) tipo 3. Vivi mais de 30 anos
sem acesso a nenhum tratamento que atuasse
diretamente na causa da minha doenga. Cresci
enfrentando perdas progressivas, limitagcdes
cada vez maiores e uma realidade imposta pela
auséncia de alternativas terapéuticas eficazes.,
Comecei a usar o Nusinersena aos 30 anos. E
sé entdo experimentei algo que até entdo era
inédito para mim: estabilidade, ganhos,
progresso. Pela primeira vez, o tratamento ndo
era apenas sobre frear a piora — era sobre
reconquistar movimentos, recuperar
autonomia, respirar com mais esperanca., Essa
mudanga foi real, significativa e profunda. Mas
também foi tardia., Ndo deixo de pensar no
que teria sido da minha vida se eu tivesse
recebido um tratamento ainda na infancia.
Talvez eu ndo precisasse de uma cadeira de
rodas para tarefas simples. Talvez eu tivesse
mais independéncia, mais liberdade. Talvez
hoje eu tivesse menos cicatrizes, fisicas e
emocionais., E por isso que ndo posso me calar
quando vejo que hoje existe um tratamento
revoluciondrio como o Onasemnogeno
abeparvoveque (Zolgensma), capaz de
transformar a trajetéria de criangas com AME
tipo 5q até dois anos de idade, e que ele ainda
ndo esta disponivel no SUS., Zolgensma é mais
do que um medicamento. E uma chance. E
tempo ganho. E vida preservada. Ele age na
raiz da doenca, oferece resultados clinicos
impressionantes e, quando administrado
precocemente, pode evitar perdas motoras
graves e irreversiveis., Negar esse tratamento
as criangas brasileiras é, com todo respeito,
condena-las a um futuro de limitagdes
evitdveis. E repetir com elas o que vivi, um
caminho repleto de obstéaculos que poderiam
ter sido superados com a intervengdo certa, no
momento certo., Sabemos que a AME ndo
espera. Cada dia sem tratamento pode
significar a perda de movimentos que jamais
serdo recuperados. Por isso, a janela de
oportunidade é curta, mas os impactos de
trata-las cedo sdo duradouros e profundos.,
Zolgensma no SUS, Ja!

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como paciente, Qual: Nusinersena.,
Positivo: Sou um homem com Atrofia Muscular
Espinhal tipo 3 e comecei o tratamento com o
Nusinersena aos 30 anos. Antes disso, vivi
décadas enfrentando a progressdo lenta e
implacavel da AME, mesmo com fisioterapia
didria, disciplina e forga de vontade. Por mais
que eu me dedicasse, o tratamento era sempre
focado em tentar conter as perdas, ja que a
doenca avangava, e eu perdia fungdo motora
ano apds ano.,, Quando iniciei o uso do
Nusinersena, minha realidade comegou a
mudar. A partir de entdo, conseguimos deixar
de lado, ao menos em parte, o foco exclusivo
na contengdo da perda funcional e passamos a
trabalhar com perspectiva de ganho. Isso foi
inédito para mim. Com o tratamento, ganhei
mais forga, mais autonomia e, principalmente,
mais esperanga., , No entanto, ndo deixo de
pensar no que minha vida teria sido se eu
tivesse tido acesso a um tratamento eficaz na
infancia. Se eu tivesse recebido uma terapia
como o Onasemnogeno abeparvoveque nos
meus primeiros anos de vida, o curso da minha
histéria poderia ter sido completamente
diferente. Talvez hoje eu tivesse mais
independéncia, talvez eu tivesse evitado muitas
das limitagées que me acompanham
diariamente., , Por isso, sou totalmente a favor
da incorporagdo do Onasemnogeno
abeparvoveque ao SUS para criangas com AME
tipo 5q com menos de dois anos. A ciéncia ja
mostrou que quanto mais cedo o tratamento
comeca, melhores sdo os resultados. Essa é
uma janela critica que ndo pode ser perdida. O
tempo é crucial para quem nasce com AME,
cada més sem tratamento pode significar
perdas irreversiveis., , Sei por experiéncia
prépria o que é crescer sem ter acesso a uma
terapia que atue na causa da doenga. E sei o
quanto isso pode limitar sonhos, planos,
possibilidades. Nenhuma crianga deveria ter
que passar por isso quando ja temos uma
alternativa real e eficaz. A vida dessas criangas
pode ser completamente diferente se o
tratamento chegar a tempo. E isso deve ser um
direito garantido., Negativo: Nenhum. Sé tive
efeitos positivos. O que me ddi é ndo ter
podido iniciar um tratamento na infancia, isso
me fez perder muito.

42 - Nao 52 - Ndo
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Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
tema
21/10/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: RIDISPLAN 32 - Sim, como cuidador ou responsével, Qual:  za _ N30 52 N3o
EECER R "Detecgdo da ""falha"" genética no nascimento (EVRYSDI) E ZOLGENSMAN, Positivo e facilidades: SPINRAZA, mostra avango graduais, e todos os
. seria ideal, assim pos confirmagdo, rapida Enquanto aprovagdo do Tratamento Genético tipos de fisioterapias que devem ser aplicadas
paciente infusdo do ZOLGENSMA, seria o ideal, ndo ZOLGENSMA, utilizagdo diariamente do RIDISPLAN, para conseguir neutralizar e recuperar
21/10/2025 haveria perdas para o recém nascido, evitando  percebe-se retomada de movimentos muito sutilmente, movimentos, antes ou depois da aplicagdo do
muitas horas de idas ao médicos/hospitais e no entanto pds tratamento com ZOLGENSMA, percebe-se medicamento., Positivo: "Avancgo gradual, mais
fisioterapeutas" uma evolugdo gradual e constante nos movimentos e uma sua aplicagdo é muito ""desgastante e sofrida""
alguma recuperagdo de movimentos perdidos. , Negativo para as criangas ", Negativo: Desgaste
e dificuldades: Custos dos Medicamentos com emocional das criangas
Judicializagdo para poder prover o mais rapido, demora
na aprovagao, esta falha genética a cada dia significa uma
perda.
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2~ Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_N3o 2_ N3o
ou cuidador de Ame é uma doenga rapida, silenciosa, mas que  Zolgensma, Positivo e facilidades: Paralisagdo da evolugdo Spinraza, Positivo: Melhora nos ganhos
. quanto antes a medicacdo é dada melhores da doenga, ganhos motores significativos, melhora em motores, Negativo:
paciente condigBes de vida e satde o paciente ter3, todos os aspectos para uma vida saudavel., Negativo e
21/10/2025 reduzindo e muito as internagdes e até a morte. dificuldades: Unica coisa negativa é a dificuldade em se
conseguir os medicamentos, a demora em comegar o
tratamento, mas depois de tomado foi so alegria.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a_Nio a_Nio
ou cuidador de
paciente
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: , Positivo e 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:, 4a_ N3o 2 - N3o
ou cuidador de Acho importante ser incorporado no sus essa facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:
. medicag¢do onde muitas criangas precisam ter
paciente acesso e ndo tem condigdes.
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgesma, 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

21/10/2025

Muitos ndo tem conhecimento e acesso ao
exame que faz o diagndstico, com isso , a
maioria recebe o diagndstico depois dos seis
meses, e ndo conseguem receber o zolgesma,
mesmo o teste que faz o diagndstico nao é
ofertado no SUS, ndo se tem divulgacdo até
mesmo com os profissionais sobre os
procedimentos, isso dificulta, atrasa o acesso.
Estender essa medicagdo até aos 2 anos e
antes de tudo compensar o tempo que foi
perdido e dar-lhes uma nova chance.

Positivo e facilidades: Ganho de massa muscular,
mobilidade , estagna¢do da doenca, Negativo e
dificuldades: Ndo houve
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32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:, 42 - N3o 52 - N3o
Positivo: , Negativo:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
como: dificuldade, outros efeitos:

Contribuiu 12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo

Familiar, amigo . . .
Acredito que esse medicamento ira dar uma

ou cuidador de

qualidade de vida melhor para as criangas com

paciente ame,sendo assim se faz necessario o SUS
21/10/2025 ofertar.
Iheressi me 12 - Eu acho que deve §er incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema O zolgensma deve ser incorporado ao SUS em
razdo de sua extrema importancia no
21/10/2025 tratamento para bebés e criangas os quais
nascem com condigdo em que a atrofia
muscular espinhal os acometem impedindo
dessa forma o desenvolvimento da crianga,
portanto considero como importante haja
vista muitas familias ndo terem condigGes de
arcar com esse tratamento.
Familiar, amigo 12 -.Eu acho que d.e\l/e. ser iln?orporad(l) no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
. O Sistema Humanitario e Unico de saude deve
ou cuidador de ) )
. atender a todos os tipos de procedimentos
paciente
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser in(':orr)’oradONno Sus, 22 —.,.Sim,, co'rr'w profissional de S?L’Id.e, Qual: Zolgensma, 32 - Ndo 2 _N3o a_Nio
ou cuidador de As melhoras motoras e respiratérias sdo Positivo e facilidades: Sou farmacéutica e acompanho
X visiveis nas criangas que receberam o vdrias criangas que utilizaram o zolgensma, e é notavel a
paciente zolgensma, mesmo naquelas que receberam o  diferenga apos o uso, principalmente na movimentagao
21/10/2025 medicamento acima de 6 meses, mostrando de pernas, bragos e troncos., Negativo e dificuldades:
eficacia conforme o registro da bula de uso até  Efeitos colaterais ja esperados como o aumento das
0s 2 anos. Ampliar o acesso é muito enzimas hepaticas, mas que com o uso do corticoide
importante, pois hoje no Brasil ainda ha voltou ao normal.
atrasos no diagndstico, limitando muito o
acesso somente até os 6 meses.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como.c%,lidador 'o‘u respopsével, Qual: 2 - Nédo 42 - N3o 52 N3o
tema O ZOLGENSMA salva VIDAS. Zolgensma, Positivo e facilidades: ISIS, HOJE ANDA! Ela
recebeu 0 ZOLGENSMA com 9 meses de vida e atinge
21/10/2025 marcos motores, com evolugdo igual ou superior a outras
criangas que receberam o medicamento até os 06 meses
de vida! E eu posso provar!!! Ela ndo teria recebido a
terapia génica por esse parecer negando a tecnologia para
criangas maiores de 06 meses! Me apavora que outras
criangas, com plena possibilidade de ter essa qualidade de
vida, percam essa chance! O medicamento é
simplismente revolucionario., Negativo e dificuldades:
N&o houve.
Profissionallie 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satide, Qual: Zolgensma, 32 - Ndo a2 - N3o a - Nio

saude
21/10/2025

Deve ser incorporado porque é um
medicamento eficaz mesmo em criangas com
ame com mais de 6 meses de idade, sendo um
medicamento de dose Unica, ndo precisamos
de repetidas doses ao longo da vida

Positivo e facilidades: O meu paciente teve melhoras na
parte respiratéria e motora e ele sé tomou o zolgensma
com 1 ano e meio. Precisamos ampliar o acesso no SUS,
Negativo e dificuldades:
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Contribuiu
como:

12 Opiniao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Familiar, amigo .  ser . o ot 3§‘- Sim, corTlo Fuidador og responsével, Qual: 42 - nao 52_nao
ou cuidador de Enviaremos anexo pois hd mais de 2000 Zolgensma, Positivo e facilidades: Ganho de forga global,  Spinraza e Risdisplam, Positivo: Ganhos de
. caracteres Negativo e dificuldades: ndo tivemos forga ( inferior ao Zolgensma ), Negativo: ndo
paciente tivemos
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de Fundamental que seja disponibilizado para Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades: Risdiplam e Spinraza., Positivo: Ganhos
K criangas acima de 6 meses, para garantir Muitos ganhos motores durante a infancia, com melhoria motores menos expressivos em comparagédo
paciente qualidade de vida, afinal a grande maioria das  da qualidade de vida., Negativo e dificuldades: Nao tive com o Zolgensma., Negativo: O Spinraza
21/10/2025 criangas recebem um diagndstico tardio, uma nenhuma experiéncia negativa. necessita de aplicagdo intratecal.
vez que o teste do pezinho da maioria dos
estados ndo contempla a pesquisa para AME. A
medicagdo apresenta efeitos incriveis mesmo
em criangas maiores de 6 meses. Ndo deve ser
negado esse direito.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgensma,, 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o

saude

21/10/2025

O Zolgensma deve ser incorporado ao SUS por
oferecer uma Unica aplicagdo capaz de
interromper a progressdo da AME, melhorando
significativamente a forga muscular, respiragdo
e qualidade de vida das criangas, mesmo apds
0s 6 meses de idade. E um tratamento que
salva vidas e reduz custos futuros com
internagdes e cuidados continuos.,

, Positivo e facilidades: O Zolgensma oferece beneficios
significativos para criangas com atrofia muscular espinhal
(AME), mesmo apds os 6 meses de idade. Entre os
principais pontos positivos estdo:, ¢ Interrupgdo da
progressdo da doenga, preservando neurdnios motores., ®
Melhora da forga muscular e do controle de movimentos.,
e Aumento da capacidade respiratéria e de degluticdo,
reduzindo complicagdes., ® Maior independéncia
funcional e qualidade de vida., ® Aplicagdo Unica, com
efeito duradouro ao corrigir o gene defeituoso
responsdvel pela AME., , O Zolgensma oferece beneficios
significativos para criangas com atrofia muscular espinhal
(AME), mesmo apds os 6 meses de idade. Entre os
principais pontos positivos estdo:, ¢ Interrupgdo da
progressao da doenga, preservando neurdénios motores., ®
Melhora da forga muscular e do controle de movimentos.,
e Aumento da capacidade respiratéria e de degluticdo,
reduzindo complicagdes., ® Maior independéncia
funcional e qualidade de vida., ® Aplicagdo Unica, com
efeito duradouro ao corrigir o gene defeituoso
responsavel pela AME., , ,, Negativo e dificuldades: ndo
observei.
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Organizacio da 12 - Eu acho que deve s.erAiNncorporado no SUS, 22-, Sim,, como profissional de sal]d.e., Qual: N 32 -.Sim, comq pr.ofissional de saude, Qual: 42 - Em 2024, especialistas 52 _n3o
Sociedade Civil Carta completa cor?n.opmlao em ,anexo.’Em \ onasemnogeno~abeparvoveque,.Poslltl.vo e facilidades: nusn}ersena, rlsdlplam, P€>s.|t|vo: ganhos de convidados pela Academia

resumo, nosso posicionamento é favoravel a ganhos de fungdo motora e respiratéria, com tratamento  fungdo motora e respiratéria com Brasileira de Neurologia,
21/10/2025 incorporagdo do tratamento para todos os em Unica infusdo, Negativo e dificuldades: acesso limitado administragGes seriadas, Negativo: infusdes publicaram o “Consenso da

pacientes elegiveis, conforme a bula aprovada  entre 6 e 24 meses intratecais a cada 4 meses e manejo de Aedemih Brslcinm de

do medicamento pela ANVISA, incluindo medicamento oral de uso didrio Neurologia para diagnéstico,

aqueles com idade entre 7 e 24 meses. aconselhamento genético e

uso de terapias modificadoras
na atrofia muscular espinhal
5q” (Zanoteli et al., 2024). O
consenso concluiu que o
tratamento de Terapia Génica
é considerado eficaz e que a
relagdo risco-beneficio é
favordvel para todos os
pacientes AME tipo 1 e tipo 2
até 24 meses de idade. Nosso
posicionamento, portanto, é
favordvel a incorporagdo do
tratamento para todos os
pacientes elegiveis, conforme
a bula aprovada do
medicamento pela ANVISA,
incluindo aqueles com idade
entre 7 e 24 meses.

a. i a_ N3 a_N3 ~ «
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 32 - Nao 2 _N3o 2 _Nio

tema

21/10/2025

Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 - Ndo

ou cuidador de
paciente

21/10/2025

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Nao 2-Nao
O medicamento deveria ser amplamente

Familiar, amigo 42 - N3o enviar documentos 52 - N3o enviar

ou (.:U|dador de ofertado independente da idade do paciente e pessoals documentos pessoais
paciente o exame de rastreio deveria ser feito ao nascer
21/10/2025 ja que e uma doenga rara e com tratamento
continuo e nem todos possuem as mesmas
qualidades e possibilidades de tratamento.
el me 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o a_N3o

Acompanho a histéria de um conhecido e vejo
a nitida evolugdo da crianga apds uso do
21/10/2025 medicamento

tema
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Contribuiu

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

como:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:

Zolgensma., Positivo e facilidades: Forga e agilidade na

crianga., Negativo e dificuldades:

efeitos, facilidade, dificuldade:
32- N3o

economicos:

Paciente

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O medicamento Zolgensma para pacientes
com Atrofia Muscular Espinhal até o momento
é disponibilizado no SUS para criangas até seis
meses de idade, é um acesso limitado, muitos
pacientes s6 recebem o diagndstico apds os
seis meses, é de extrema necessidade ampliar
0 acesso até os dois anos de idade, para que
mais pacientes possam utilizar o medicamento,
e como a doenga é progressiva quanto antes
iniciar o tratamento melhor. Se continuar
sendo apenas até os seis meses de idade
muitas criangas serdo prejudicadas, perderdo a
chance de tratarem de forma precocemente a
doenca. E essencial para o futuro das criangas
com Atrofia muscular espinhal que a ampliagédo
da medicagdo até os dois anos de idade
acontega.

Interessado no
tema

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Para salvar vidas

Organizagdo da
Sociedade Civil

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
No anexo estamos adicionando os comentdarios

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:

Zolgensma, Positivo e facilidades: Ganhos motores globais

, Negativo e dificuldades: nao tivemos

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:

Spinraza e Risdisplam, Positivo: nao tivemos,
Negativo: nao tivemos

42 - No anexo estamos
adicionando os comentdrios

52 - No anexo estamos
adicionando os
comentarios

Interessado no
tema

21/10/2025

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Conheci detalhes sobre a doenga e a
importancia de ser administrado nas criangas
assim que forem diagnosticadas. E pelo alto
custo a vida de familiares viram totalmente.
Por isso luto para que o sistema de saude do
nosso pais ofereca em toda a faixa etaria
indicada pelo fabricante e ndo sé ate os 6
mesese, pois muitos sdo diagnosticados apos
esse periodo.
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgensma 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o. 52 N3o
. ZOLGENSMA precisa ser incorporado ao SUS (onasemnogeno abeparvoveque). , Positivo e facilidades:  Spinraza (Nusinersena)., Positivo: Resultados
ou cuidador de ; ) - i . B ) ) . .
K para criangas diagnosticadas até os 2 anos de Inimeros! Sou pai de uma crianga com AME tipo 1 e, meu bem legais também. Observamos uma pausa
paciente vida e ndo apenas até os 6 meses. filho recebeu a medicagdo no final do més de maio de na evolugdo da doenca, porém, sem ganhos
21/10/2025 2025. Desde entdo, é outra crianga! Muito mais forte, motores significativos. Nusinersena é
muito mais firme, respirando muito melhor, se importante para pausar os efeitos
alimentando muito melhor. muito mais controle de devastadores da AME, mas o ZOLGENSMA é
pescogo, mais estabilidade de tronco, mais forga nos FUNDAMENTAL para a evolugdo motora e
bragos e pernas., Negativo e dificuldades: Nenhuma. muscular das criangas. E incrivel a diferenca!,
Incrivelmente, nenhum resultado negativo. Negativo: Nenhum.
Familiar, amigo 12-Eu f':\cho que deve s.er inc’orporado no SUS, 22-Nao 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o
. A Atrofia Muscular Espinhal é uma doenca
ou cuidador de ) o
. degenerativa e progressiva, é fundamental
paciente iniciar o tratamento o quanto antes, é
21/10/2025 importante ampliar o uso do Zolgensma no
SUS para pacientes até dois anos de idade,
devido ser uma doenga rara se torna muito
mais dificil ter o diagndstico com poucos meses
de vida, ampliar o acesso vai proporcionar que
muitas criangas até dois anos de idade fagam
uso do medicamento e dessa forma tenham
uma grande qualidade de vida com os
beneficios que a medicagdo produz.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsévgl, Qual: ) 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 a_ N3o
ou cuidador de Ja passou da hora das familias pararem de ser ~ ZOLGENSMA ., Positivo e facilidadNes: E UM REMEDIO Sim, com SPINRAZA E RISDIPLAM, Positivo: Eles
. condenadas a perda de um filho. Criangas que ~ MILAGROSO, PAUSA A PROGRESSAO DA DOENCA. ajudaram meu filho até conseguir o zolgensma,
paciente ndo pediram pra ficarem meses sofrendo a SALVOU A VIDA DO MEU FILHO E ELE TOMOU COM 8 eles agem no SMIN2 diferente do Zolgensma
21/10/2025 espera de um processo judicial onde sdo MESES DE IDADE. ESSE MEDICAMENTO SALVA VIDAS. que agem no SMN1. NAO SAO RESULTADOS
humilhadas e perdem movimentos que talvez ~ NAO FAZ SENTIDO LIMITAR ATE 6 MESES DE IDADE E IGUAIS , Negativo: Eles ndo foram capazes de
nunca podem ser recuperados com a demora CONDENAR CRIANCAS MAIORES. NA BULA ELE E VALIDO  mudar o destino do meu filho em relagdo ao
dos processos para garantir o minimo que é de  ATE 2 ANOS DE IDADE. MUITAS FAMILIAS DESCOBREM O  Zolgensma. Meu filho mexia apenas os olhos,
direito do ser humano. DIAGNOSTICO APOS 6 MESESE E SAO CONDENADAS A com o RISDIPLAM E SPINRAZA ele deixou de
MORTE. , Negativo e dificuldades: NAO OBTIVE perder mais rdpido os neuronios motores, mas
RESULTADOS NEGATIVOS. mesmo assim ainda tinha perdas. Com o
Zolgensma pausou completamento a
progressao da doenga e meu filho ganhou
forga, hoje meu filho anda e contraria
progndsticos.
Interessado no 191— Eu acho gue deve se.r incorporaﬁdo noSUS, 22-Nao 32 - Ndo a_N3o 2 _N3o
Vai ajudar milhares de vida e reduzir o custo
tema - :
para manutenc¢do de cuidados em home care
21/10/2025
Organizacio da 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Tive um 2-Nao 42 - N3o 52 N3o

Sociedade Civil

21/10/2025

Vai salvar milhares de vidas e contribuird na
redugdo de gastos com home care

primo com ame tipo | que faleceu por falta de acesso a
este tratamento, Positivo e facilidades: Melhora da
qualidade de vida e barrou a evolugdo da doenga, em
criangas que receberam o tratamento , Negativo e
dificuldades: Custo alto pra ter acesso ao tratamento
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
tema
21/10/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Nao 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
7
ou cuidador de
paciente
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 2 _N3o 2 _N3o

ou cuidador de
paciente

21/10/2025

DEVE SIM SER INCORCOPORADO NO SUS. NAO
FAZ SENTIDO A BULA DO MEDICAMENTO SER
ATE 2 ANOS DE IDADE E ESTAR LIBERADO
APENAS PARA ATE 6 MESES DE IDADE. ESTAO
CONDENANDO AS CRIANCAS.

ZOLGENSMA , Positivo e facilidades: MUDOU A VIDA DO
MEU FILHO, MEU FILHO HOJE ANDA E ANTES DISSO
SOMENTE MEXIA OS OLHOS. A SUA ACAO E DIFERENTE
DE QUALQUER OUTRO MEDICAMENTO PARA AME, SE
NAO FOSSE 1SSO, MEU FILHO SERIA TOTALMENTE
ACAMADO, ISSO SE AINDA ESTIVESSE VIVO., Negativo e
dificuldades: NAO OBTIVE

SPINRAZA E RISDIPLAM, Positivo: AJUDOU
MEU FILHO ATE CONSEGUIR O ZOLGENSMA.
SAO OTIMOS MEDICAMENTOS MAS AGEM DE
FORMA DIFERENTE NO ORGANISMO DA
CRIANCA. , Negativo: SE MEU FILHO TIVESSE
TOMADO SOMENTE ESSES 2 MEDICAMENTOS
NAO ESTARIA ANDANDO HOJE, COM CERTEZA
ESTARIA ACAMADO POIS ELES AGEM NO SMN2
QUE E DIFERENTE DA FUNGAO DO SMN1
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Organizagdo da
Sociedade Civil

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
"1. O INAME ndo concorda com a
recomendagado preliminar desfavoravel a
ampliacdo do acesso ao Zolgensma para
pacientes menores de 2 anos (AME tipo |
clinico ou até 3 copias de SMIN2). A posigdo
contrdria da Conitec no relatério preliminar
baseou-se em: elevados valores de custo-
efetividade, impacto orgamentario e
preocupagdes de alocagdo de recursos, além
do argumento de que ja hd opgdes
terapéuticas no SUS. , 2. O INAME entende que
essas conclusées sdo equivocadas por (i)
avaliagdo clinica insuficiente do beneficio
coletivo, (i) interpretagdo incorreta/limitada
da heterogeneidade dos estudos, (iii) falhas
metodoldgicas e de dados na AlO (Analise de
Impacto Orgamentario) — em especial o uso
inconsistente de pregos e a assungdo implicita
de pagamento a vista, quando o ACR prevé
pagamento parcelado com critérios de
desempenho., 3. Conclusdo: a Conitec deveria
rever a recomendagdo preliminar e, ao rever a
AIO com os ajustes citados, além de considerar
negociagdes comerciais/ACR mais ambiciosas e
estratégias de difusdo equitativa, recomendar
a ampliagdo do acesso do Zolgensma para
pacientes menores de 2 anos nas condigdes
propostas., O INAME entende que a ampliagdo
do acesso ao Zolgensma é ndo apenas
clinicamente justificavel, mas também
eticamente imperativa. Trata-se de
oportunidade concreta de oferecer as criangas
com AME uma alternativa terapéutica com
potencial de transformagdo da trajetdria da
doencga, reduzindo a carga assistencial e o
sofrimento das familias. No entanto, reconhece
também a responsabilidade compartilhada
pela sustentabilidade do sistema publico de
saude. Por isso, o INAME enfatiza que a
farmacéutica detentora da tecnologia deve
sinalizar boa vontade e compromisso social,
apresentando ao Ministério da Satide uma
proposta comercial mais agressiva, que
contemple redugdo de preco e mecanismos de
parcelamento e pagamento condicionados a
resultados clinicos, de modo a viabilizar o
acesso mais amplo sem comprometer a
sustentabilidade financeira do SUS., , "

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Nusinersena e risdiplam., Positivo: Interrupcdo
da progressao da doenga, aquisicdo de ganhos
motores, melhora no volume de voz e na fala,

dentre outros., Negativo: Nenhum.

42 - "Q Relatério Preliminar
descreve multiplos estudos —
ensaios clinicos de fase 2/3 e
uma série de estudos
observacionais, revisdes e
acompanhamentos longos —
que apontam beneficios
clinicos relevantes do
Zolgensma quando
administrado em idade
precoce (0—-6 meses) e
também ganhos relevantes
em pacientes tratados entre 6
e 24 meses (a evidéncia é
mais heterogénea para esse
grupo). Os achados incluem
aumento de sobrevida,
aquisicdo de marcos motores
(sustento cefalico, sentar,
marcha em subgrupos) e
melhora em desfechos
respiratorios em muitos
estudos., 3.2 Interpretagdo
correta da heterogeneidade,
A Conitec destacou
heterogeneidade entre
estudos (genética — copias
SMNZ2, pré-sintompatico vs
sintomatico, tratamentos
prévios com
nusinersena/risdiplam, idades
diversas). O INAME concorda
que ha heterogeneidade, mas
isto é caracteristica clinica
real da AME — ndo falha
metodoldgica que impeca
expansdo do acesso:, ® A
heterogeneidade reflete a
vida real: pacientes raros tém
trajetorias distintas, que
implicam em resultados
distintos com o tratamento,
estudos observacionais
ampliam a compreensdo
externa dos beneficios. Varios
estudos mostraram ganhos
funcionais e sobrevida em
subgrupos tratados com mais
de 6 meses, especialmente
quando o tratamento é
realizado antes da perda
grave de fungdo., ® A
heterogeneidade ndo é

52 - "Falhas identificadas
no relatdrio preliminar
(sintese), 1. Preco do
medicamento: o relatério
apresenta (Quadro 5) o
prego proposto pelo
fabricante ao Ministério
da Saude de RS
6.203.205,89 (PMVG 0%
menos desconto de
5,26%) como referéncia
para a andlise. , 2.
Entretanto, a AlO (Analise
de Impacto
Orgamentario) e as
tabelas consolidadas
(Tabela 2, pgs. 49/50)
consideraram o custo de
Zolgensma com valor de
RS 12.438.713,42 e
resultaram em valores de
impacto AGREGADOS
que, segundo nossa
leitura, foram tratados
(na pratica) como se o
pagamento por paciente
fosse integral de uma sé
vez — produzindo totais
irreais e
desproporcionalmente
muito elevados. O ACR
existente em vigor e o
parcelamento com
critérios de desempenho
nao foram integralmente
refletidos na forma
financeira usada para
apresentar o impacto
(i.e., ndo foi modelado o
efeito do parcelamento
do pagamento sobre o
fluxo de caixa e sobre o
impacto anual do SUS).,
3. Inconsisténcia de
pregos nas tabelas: além
disso, a tabela de custos
por paciente (Tabela 2,
p.49) e valores da AlO
mostram pardmetros
que, lidos isoladamente,
sugerem discordancia
entre o prego explicitado
no Quadro 5 (p.24) e os
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como:

dificuldade, outros efeitos:

efeitos, facilidade, dificuldade:

automaticamente um motivo
para exclusdo: exige analise
granular (subgrupos) e
vigilancia pés-incorporagdao
(monitoramento e coleta de
dados no SUS). O ACR e os
programas de
monitoramento podem gerar
evidéncias de mundo real (ja
é politica adotada para a
incorporagdo atual para
menores de 6 meses). , 3.3
Consenso internacional,
Outras agéncias
internacionais de ATS tém
recomendagBes menos
restritivas do que a prética
atual do SUS — algumas
sinalizam favoravelmente a
disponibilidade até 2 anos
com acordos gerenciados.
Isso sugere que a Conitec
precisa avangar e se alinhar a
praticas internacionais com
salvaguardas administrativas
e econdmicas."

economicos:

custos unitarios
efetivamente aplicados
nas simulagdes. Em
outras palavras: o
relatdrio apresenta o
prego correto no Quadro
5, mas a AlO parece ter
operacionalizado o
calculo sem considerar
corretamente o prego
liquido correto e o
cronograma de
pagamento do ACR.,
Observagdo: essa leitura é
baseada na verificagdo
cruzada entre o Quadro 5
(prego unitario, pg. 24) e
as notas e totais nas
tabelas de AIO e nas
premissas do ACR
relatadas no documento.
O INAME solicita que a
Conitec esclarega
publicamente qual valor
unitario e qual forma de
pagamento (fluxo) foram
assumidos nas células do
modelo AIO., "

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

52 - Ndo

Interessado no
tema

21/10/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Tratamento necessario e com custo
extremamente inacessivel, bebés que tem
AME, e que tem acesso a medicagdo tem
aumento no percentual de expectativa de
crescer saudavelmente e com expectativa alta
de sobrevivéncia.
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Profissional de
saude

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O onasemnogeno abeparvoveque é uma
medicagdo para aplicagdo em dose Unica,
através de infusdo intravenosa de acesso
periférico. Notamos em nosso paciente um
ganho muito rdpido de fungdo motora nos dias
seguintes a administragdo do medicamento
Independe da continuidade de fornecimento
de um tratamento para o paciente com atrofia
muscular espinhal ao longo de todo o curso de
vida do individuo. Foi muito interessante ouvir
da m&e de um dos nossos pacientes que o
medicamento oral atualmente em uso
(ridisplam) ndo é simplesmente uma
medicagdo que possa ser comprada na esquina
a R$70.000 por frasco no caso de uma decisdo
do governo de parar de comprar, além disso,
ela nos lembra que cada dia sem ridisplam
significa morte neuronal >>> ela se questionou
quanto ao que seria de seu filho caso o mesmo
parasse de chegar ao Brasil no caso de
interrupgdo de cadeias de suprimento (como
no caso de uma eventual nova pandemia).

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:
Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades:
Trata-se de medicagdo para aplicagdo em dose Unica,
através de infusdo intravenosa de acesso periférico.
Notamos em nosso paciente um ganho muito rapido de
fungdo motora nos dias seguintes a administragdo do
medicamento Independe da continuidade de
fornecimento de um tratamento para o paciente com
atrofia muscular espinhal ao longo de todo o curso de

vida do individuo. Foi muito interessante ouvir da mae de

um dos nossos pacientes que o medicamento oral
atualmente em uso (ridisplam) ndo é simplesmente uma
medicagdo que possa ser comprada na esquina a
R$70.000 por frasco no caso de uma decisdo do governo
de parar de comprar, além disso, ela nos lembra que

cada dia sem ridisplam significa morte neuronal >>> ela se

questionou quanto ao que seria de seu filho caso o
mesmo parasse de chegar ao Brasil no caso de
interrupgdo de cadeias de suprimento (como no caso de
uma eventual nova pandemia)., Negativo e dificuldades:
Possibilidade de reag6es imunoldgicas adversas graves
como hepatite ou microangiopatia trombdtica - mas que

podem ser contornados através de uso do corticoide oral.

32 - Sim, como profissional de satide, Qual:
Ridisplam, Positivo: Efeito de interromper a
progressao da doenga - contanto que seu uso
seja continuado., Negativo: Necessidade de uso
diario.

42 - Ndo

Profissional de
saude

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Ao longo de minha jornada profissional que
hoje completam 12 anos na assisténcia a esses,
pacientes com atrofia muscular espinhal
mesmo quando ndo havia nenhuma
terapéutica, medicamentosa, venho declarar
minha opinido favoravel a obteng¢do da terapia
genica, com, nome comercial de zolgensma
para todos os pacientes com AME tipo 1 até 2
anos de idade, como bula aprovada pela Anvisa
para o Brasil. Posso declarar que 100% dos
meus, pacientes tomaram apds 6 meses de
vida até 2 anos e tiveram resultados
extremamente, positivos e continuam em
ascensdo de ganhos motores e respiratorios.
Acompanho esses, ganhos através de testes
especificos e escalas motoras validadas para
essa populacdo,, onde nos trazem certeza dos
resultados promissores.

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgensma,
Positivo e facilidades: Resultados excepcionais em todos
os pacientes tratados , Negativo e dificuldades:

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Spinraza, Risdiplam, Positivo: Ganhos de
movimentagdo ativa anti gravitacional. ,
Negativo:

2 - H3 pouco mais de uma
década nenhum
medicamento existia para
tratamento desses, pacientes,
acompanhei diversos
pacientes com ame na
histéria natural da doenga,,
insuficiéncia ventilatoria e
bbito. Anos apds iniciou-se a
chegada de medicamentos,

modificadores dos fendtipos e

hoje temos a terapia génica
padrdo ouro para tratamento
dos, pacientes, infelizmente
ha o limite para infusdo, 6
meses a solicitagdo via MS e
até 7 meses, para infusdo via
SUS, mas a maior questdo é
que no Brasil ainda ndo é
realidade o, diagnéstico
genérico pelo teste do
pezinho, e 0 acesso ao
diagndstico passa por
diversas, barreiras, muitas
vezes esses pacientes ndo
chegam com diagndstico
fechado na janela de,
oportunidade do zolgensma

2 - Alguns estudos ja nos
demonstram uma anélise
de corte dos pacientes
com muitos, resultados
positivos e com mudanga
real da histdria natural da
doenca.
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: zolgesma 32 - Ndo 42 - N3o 52_ """'NSo enviar
ou cuidador de toda crianga merece ter acesso ao meu sobrinho tomou em 2023, Positivo e facilidades: documentos pessoais"""

K medicamento para ter uma qualidade de vida melhor desenvolvimento e qualidade de vida, Negativo e
paciente mlehor dificuldades: o valor muito
21/10/2025
Familiar, amigo 12-Eu ?cho que deve ser incorpprado noSUS, 22-Né&o 3§.» Sim, comQ Fuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52_ Nio

. A ame é uma doenga degenerativa, portanto Spinraza , Positivo: Aumento de forga,

ou cuidador de ) ) s .

. qualquer medicamento eficaz deve ser melhoras motoras e respiratérias , Negativo:
paciente incorporado ao Sus
21/10/2025
Familiar, amigo 12.- Eu.acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - S.irn,, comc.>.cuidador ou respo.nsével, Qual: Zolgensma 32 -.S'im, como cgidador ou responsavel, Qual:, 4a_ N30 52 N3o

Salve vidas! , Positivo e facilidades: Por favor liberar para todas as Positivo: , Negativo:

ou cuidador de idades necessdrias., Negativo e dificuldades: Resultado

paciente negativo é ndo esta disponivel para quem precisa, pois

21/10/2025 esse medicamento é muito caro.

Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema

21/10/2025

Iheressm s e 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Zopidem, 32 - Ndo 2 _N3o a_Nio

Positivo e facilidades: , Negativo e dificuldades:
tema

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2.-Nio 42 - N3o 53 - Njo
Zolgesman, Positivo e facilidades: Em toda melhora da
pessoa , Negativo e dificuldades: Demora para aprovagao
do governo

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgesma 2-Nao a
meu neto tomou em 2023, Positivo e facilidades: avango
na reabilitagdo e melhor qualidade de vida, Negativo e
dificuldades: valor do medicamento

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025
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Organizagdo da
Sociedade Civil

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Uma parte importante sobre a incorporagdo
até dois anos é que com a falta da ampliagao
da triagem neonatal ampliada com acesso
amplo a todos os nascidos, o tempo de
detecgdo da AME ndo é tdo rapido, fazendo
gue com as criangas percam a janela de
oportunidades para a modificagdo do curso
natural da doenga. E ndo estender a
oportunidade para criangas até dois anos
realmente é um desequilibrio a equidade.
Como diz no relatdrio com até seis meses de
idade, na data de solicitagdo do medicamento
e idade maxima de sete meses na data de
infusdo do medicamento, extremamente dificil
nesse pequeno prazo fazer-se cumprir.

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Zolgensma., Positivo e facilidades: "Como associagdo de
pacientes, conheco alguns pacientes que tomaram o
Zolgensma, e um ponto extremamente claro é que na sua
totalidade de 5 pacientes apresentaram ganhos e um
acompanhamento visivel nas escalas motoras. Consigo
ver a diferenga entre meu filho que seguiu o curso natural
da doenga sem medicagdes, ame 1 com gastrostomia,
traqueostomia e apenas com poucos movimentos de
pernas(abrir e fechar) e maos(abrir e fechar), sem
sustentagdo de pescogo ou tronco. Tive a experiéncia com
uma crianga de 1 ano e 4 meses que tomou a medicagdo
com 18 dias de nascido e uma vida muito préxima do dito
""normal"" . Tenho um filme dele. ", Negativo e
dificuldades: As familias relataram vémitos e uma
sobrecarga no figado por um tempo.

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Nusinersena, Risdiplam ., Positivo: Todas as
trés medicagOes trouxeram beneficios motores
e respiratorios aos pacientes. O nusinersena
para adultos vi a recuperagdo de movimentos
das maos, pés e pernas. O risdiplam em crianga
e adolescentes com melhorias, trazendo menos
internagdes. , Negativo: As familias relataram
vomitos, mal-estar, dores de cabega e uma
sobrecarga no figado por um tempo.

42 - No relatério para a
sociedade, ndo vi realmente
os ultimos estudos, o
embasamento estd em um
nUmero pequeno de
amostras. Ha estudos mais

recentes, com mais pacientes

e com andlise de coorte
ajustado.

52 - Pelos pequenos
calculos que fizemos,
creio que ndo foi utilizado
o valor acordado no ACR,
de menos de 6 milhdes.

a. i a_ N3 a_ N3 - ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
21/10/2025
a. i a_N3 a_N3 - «
Interessado no Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao N&o a_N3o 52 N3o
tema
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 2 _N3o a_N3o
ou cuida’dor de O medicamento mudou a vida da minha filha. ~ Zolgensma, Positivo e facilidades: Minha filha comegou a 4 doses de Spinranza (nusinersena), Positivo:
K Hoje ela anda, e realiza suas fungées vitais com levantar o brago, sustentar a cabega na posicdo de brugos, N&o deu para perceber diferenca na condigdo
paciente independéncia. Em poucos dias percebemos a  engatinhar e andar. Ainda ndo uso nenhum suporte de saude da minha filha, Negativo: ter que
21/10/2025 diferenga conforme diversos relatério da ventilatério nem GTT para se alimentar, ou seja, respira e  fazer aplicagdo via intratecal, em centro
neuro, fisio, nota maxima no chop inted e hoje come com independéncia, Negativo e dificuldades: cirurgico dilacerava o nosso coragdo, pois ha
faltam 7 pontos para ser a nota maxima do Somente enjoo nos primeiros dias apds a infusdo sempre risco no procedimento e ela chorava
Hamersmith (ambos sdo testes para avaliar a muito.
for¢a muscular e o desenvolvimento motor em
criangas com Atrofia Muscular Espinhal (AME).,
a. i a_ N3 a_ N3 . «
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo Nado a_N3o a_N3o

tema

21/10/2025

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
S6 tenho observado evolugdes na minha filha,
penso que a aplicagdo em momento perto do

nascimento trard mais beneficios ainda.

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades:
recuperagdo de movimentos e forga a ponto de
engatinhar e andar, Negativo e dificuldades: ndo
conseguimos observar, até o presente momento

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Spinraza, Positivo: como foi aplicada somente
até a dose de ataque, ndo consegui observar
clara evolugdo , Negativo: a questdo da forma
da aplicagdo, com injecdo intratecal

42 - Penso que a aplicagdo
deve ser acompanhada e
condicionada a terapias
necessarias

52 - creio que as terapias
condicionadas aos
pacientes talvez possa ser
reduzidas ou mesmo
desnecessarias com a
aplicagdo nos primeiros
momentos possiveis
depois do parto.
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
a. i a_ N3 a_ N3 - ~
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
tema
21/10/2025
- . a. i a_gj i 4 . a_gj i 4 . - ~
Familiar, amigo Eu acho que deve ser incorporado no SUS §|m,, com(.).cmdador oy responsavel, Qua!. Zolgensma .S.lm, como cyldador ou responsavel, Qual:, 4a_ N30 52 N3o
. , Positivo e facilidades: Muitos ganhos , Negativo e Positivo: , Negativo:
ou cuidador de e =
- dificuldades: Ndo teve
paciente
21/10/2025
a. i a_Nj3 a_N3 . «
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser mcorpcirado no SUS, 22-Nao 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o
tema Incorporem ao SUS, nenhuma mae merece
passar por incertezas com relagdo a saide um
21/10/2025 filho (a)
a. i a_ N3 a_N3 = .
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Ndo Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
21/10/2025
. . a. i a_gj i 4 . 2a_N3 ~ <
Familiar, amigo Eu acf)o qtfe de.v’e.ser mcrorporado’no.SUS, Sim,, como.cyldador 9_“ responsavel, anl. N3o 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de O acesso é muito dificil e apds o diagnostico Zolgensma, Positivo e facilidades: Este medicamento
. necessita que a intervengdo seja rapida paralisou os danos da atrofia em meu sobrinho, Negativo
paciente e dificuldades: A dificuldade foi chegar ao medicamento
21/10/2025 mesmo, pois ndo houve colaterais de medicagdo
Profissionallde 12 - Eu acho que deve 'ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de sz?l'fde, Qua.l:' ‘ 32- S'im, como pr'ofi'ssional de sal]de., Qual: A eldadosldolestudo 52 N3o
e Confqrme erstudos mais robustos. o uso da onase.m.nog.er)e abeparvovec, PQSltlvo e fauhdadg; Nursinersena g R|sd|plam.~Ambos utilizam OFELIA demonstram que
terapia Genica com Onasemnogene Beneficio clinico bem estabelecido por estudo clinicos outros mecanismos de agdo para o tratamento criancas latino-americanas
21/10/2025 abeparvovec deveria ser disponivel no SUS robustos demonstrando melhora significativa nas escalas  da AME, Positivo: Nusinersen: Antisense e AVE adme de B fmeses
para pacientes abaixo de 2 anos pelo seu motoras, desenvolvimento, degluti¢do, ventilagdo, oligonucleotide de administragdo intratecal também alcancam e mantém
comprovado beneficio e recomendagdo em qualidade de vida e redugdo de mortalidade, Negativo e Intratecal que modifica o splicing do gene marcos motores significativos
bula. dificuldades: E uma medicacdo que envolve transferencia  SMN2, aumentando a producédo da proteina apos o uso do onasemnogene
de vetor viral com gene modificado que requer funcional SMN. indicado para todas as formas abeparvovec, com perfil de
experiéncia e manejo clinico adequado para monitorar de AME, contudo com necessidade de seguranca comparavel aos
possiveis eventos adversos associados a tecnologia, tratamento por toda a vida. requer aplicagdes  astydos anteriores. Esses
contudo o Beneficio clinico suplante o seu risco. regulares. Risdiplan: uso via oral paratodasas  ,chados reforcam a
formas de AME, necessidade de uso portodaa acessidade de disponibilizar
vida. , Negativo: Ndo hd. € um medicamento ja ) tratamento para pacientes
bem estebelecido e com protocolo de acima de 6 meses, ampliando
seguranca aceitavel 0 acesso a terapia génica em
estagios mais tardios da
doenga. Até 2 anos
a. i a_Nj3 2a_N3 ~ «
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao a_N3o a_N3o

tema

21/10/2025
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12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Acho super importante porque muitas pessoas
ndo te acesso ao medicamento e ndo tem
condigdes financeiras

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 - Ndo

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
32- Nio

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS

Interessado no
tema

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:,
Positivo: , Negativo:

Interessado no
tema

21/10/2025

2 - Ndo tenho opinido formada

Organizagdo da
Sociedade Civil

21/10/2025

12 - Ndo tenho opinido formada

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Noés que tivemos diagndsticos antes do SUS
iniciar as avaliagdes para a medicagdo sabemos
o quanto é desesperador vocé ter
conhecimento que existe um tratamento para
seu filho e vocé ndo tem condigdes de fornecer
por meios préprios. O SUS pode com a
incorporagdo mudar a vida das pessoas que
podem com a medicagdo ter uma qualidade de
vida digna.

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Aplicagdo
do Onasemnogeno abeparvoveque na minha filha que
tem AME tipo 2, Positivo e facilidades: Por conta da AME
Tipo 2 diagnosticada com 18 meses de vida nossa filha
ndo andava independente até os 2 anos quando recebeu
a terapia génica (Zolgensma). E logo ap6s a medicagdo (14
dias) ela conseguiu desenvolver a forga e equilibrio nos
membros inferiores suficiente para andar, e desde entdo
s6 seguiu em evolugdo, onde hj tem uma vida muito
préxima do normal, ndo sendo necessario apoios nem
cadeiras de rodas que era um progndstico praticamente
inevitavel, Negativo e dificuldades: Nenhum resultado

negativo, a medicagdo sé trouxe evolugdes.

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Spinraza e Risdiplan, Positivo: Ambos
trouxeram evolugdes consideraveis, mas o
Zolgensma realmente foi oq mudou a realidade
da nossa filha, pois claramente com o
Zolgensma ela aproesentou um pico de
crescimento de forga. , Negativo: N&o teve
resultados negativos, ambos fizeram ela ter
algum tipo de ganho.

423 - A escala Hammersmith é
uma ferramenta que mostra
de uma forma clara e técnica
a analise motora dos
pacientes com AME. E os
dados apresentados nos
relatdrios da nossa filha
mostra uma enorme evolugdo
se comparado meses antes da
medicagdo (dezembro/2021)
onde tinhamos uma escala de
27/66. E nos dias de hoje,
apos com incriveis 52/66.

52 - Por conta da
medicagdo nossa filha
ndo precisou de varios
equipamentos e terapias
que sdo prescritos para
casos de AME com
histéria natural de AME
como Bipap, sondas,
Home care e
acompanhamentos de
fisicos respiratérios
frequentes.

Profissional de
saude

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Muitos pacientes necessitam da medicagdo e
nao tem acesso devido ao alto custo

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:

Zolgesma,Ridisplan,spinraza, Positivo e facilidades:
Melhoras significativas, no quadro motor e respiratério
dos pacientes , Negativo e dificuldades: Dificuldade de

acesso, valores altos

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
Spinraza, Positivo: Melhora do quadro dos
pacientes , Negativo: Custo alto

42 - N3o
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Profissional de
saude

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Considerando os beneficios da medicagdo e a
indicagdo e bula do Onasemnogeno
Abeparvoveque a atual incorporagdo do PCDT
(< 6 meses) enderegou um perfil de paciente
gue é minoria no nosso sistema de satde, uma
vez que a triagem neonatal expandida para
AME ainda ndo é uma realidade para o
territério nacional., Para o perfil de paciente (7
a 24 meses) podemos considerar em maioria
pacientes: AME 1 e 2 com diagnéstico clinico,
que estardo em tratamento por Terapia
modificadora da doenga (TMD) prévia por
tempos variados. Sendo que estes pacientes
costumam ter diagndstico genético apds os 6
meses de vida (Mendonga R.H et al. Arg. Neuro-
Psiquiatr. 2024), Estudos robustos
comprovaram o OA como uma medicagao
segura e eficaz para este perfil de pacientes,
que incluiram diferentes gendtipos e fendtipos
e somam um grande nimero de pacientes
(Gowda V. et al The Lancet Regional Health —
Europe. 2024, Sauté J et al. The Lancet
Regional Health. 2025, Weiss C. et al. The
Lancet Regional Health Europe. 2024,
McMillan HJ. Neurology. 2025), Para
exemplificar. Em dados de mundo real o OA se
mostrou eficaz (motor, respiratdrio e bulbar) e
seguro em pacientes com terapia prévia para
os 3 perfis identificados (Weiss C. et al. The
Lancet Regional Health Europe. 2024). E em
relagdo ao seguimento de longo prazo, o OA é
a Unica TMD com comprovacgdo de
sustentabilidade de eficacia e seguranga de 10
anos (Waldrop M.A et al. 2025 MDA Clinical &
Scientific Conference. 2025)., Devemos analisar
a incorporagdo neste perfil de pacientes
considerando o contexto atual do Brasil:
histéria natural da doenga, as medicagdes
atualmente disponiveis e o perfil de pacientes
incidentes e prevalentes para esta indicagdo. E
a evolugdo destes pacientes a médio/longo
prazo, onde complementarei o raciocinio nos
anexos.,

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual:

Onasemnogeno Abeparvoveque , Positivo e facilidades:

Terapia de dose Unica, com eventos adversos
relacionados a medicagdo: previsiveis, manejaveis,

majoritariamente assintomaticos e limitados ao pds
infusional de curto prazo. Terapia modificadora da doenga
com melhor resultado de eficdcia para sobrevida livre de
ventilagdo permanente comprovado em meta-analise
(Chongmelaxme B. et al 2024). Desfechos de fungdo
motora, respiratdria e bulbar nunca antes observados na
histéria natural da doenga comprovados em seguimento
de 10 anos pos tratamento (Waldrop M.A et al. 2025

Muscular Dystrophy Association (MDA) Clinical &

Scientific Conference, 16—-19 March 2025, Dallas, TX, USA)
, Negativo e dificuldades: Manejo e monitoramento de
eventos adversos a curto prazo no periodo pds infusional,
limitagdo de indicagdo por idade devido a dose peso

dependente

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satide, Qual:
Conhecimento por estudo em relagdo as
terapias: nusinersena e risdiplam, Positivo:
Nusinersena: Primeira terapia modificadora da
doenca a ser comercializada e resultados de
eficacia que diferem da histéria natural da
doenga em médio prazo, Risdiplam: Medicagdo
de administragdo facilitada (via oral), com baixa
incidéncia e gravidade de eventos adversos,
resultados de eficacia que diferenciam da
histéria natural da doenga em médio prazo,
Negativo: Ambas as terapias: uso vitalicio pelo
paciente assim como o risco de eventos
adversos relacionados ao tratamento,
evidéncias limitadas ao médio prazo (5 anos),
Nusinersena: , - Administragdo via pungao
lombar/intratecal: Observado que 41 pacientes
resultaram em 478 pungdes acumuladas em 3
anos, alta % de pacientes com eventos
adversos pds pungdo com possibilidade de
nova incidéncia a cada pungdo (29.5%) onde
pode ser necessario: mais de uma pungdo
(média de 2 tentativas para o sucesso da
pungdo), o uso de sedagdo para o
procedimento (36% das pungdes). Resultando
em experiéncias desagradaveis para o paciente
(dor e ansiedade), aumento a carga de trabalho
dos profissionais de satide devido ao volume de
procedimentos e maior complexidade do
procedimento (salas de infusdo, anestesia,
exames de imagem , insumos etc...)(Joggansen
J. et al. Neuropediatrics 2021, Powell JC et al.
Muscle and Nerve.2024) , - Efeito Wearing off:
Efeito percebido por até 52% dos pacientes 1
més antes da préxima dose da medicagdo que
se manifesta com sintomas que impactam a:
forga global, forga nos bragos etc.. Podendo
afetar as atividades diarias e qualidade de vida
do paciente (Osmanovic A. et al. Brain Sci
2021), Risdiplam:, - Posologia diaria e adesdo a
medicagdo: O uso da medicagdo com doses
diarias implica em resultados dependentes da
adesdo do paciente a medicagdo em diferentes
faixas etarias por ser uma medicagdo de uso
vitalicio. Foi observado que até 23,5% dos
paciente de 6 a 12 anos podem ser ndo
aderentes ao tratamento e nos casos de AME 2
os pacientes ndo aderentes aumentaram os
custos em saude por qualquer causa 16 vezes
mais do que os pacientes aderentes. Porém o
estudo considera aderente o paciente que estd
mais de 80% do tempo em uso da medicagdo, o
que para uma doenga neurodegenerativa como

43 - As evidéncias que
suportam a seguranga e
eficacia do Onasemnogeno
Abeparvoveque (OA) ja estdo
bem exploradas por estudos
de fase IV, Ill e de mundo real
(Weiss C. et al. The Lancet
Regional Health Europe.
2024, McMillan HJ.
Neurology. 2025). Os
resultados de eficacia quando
comparados indiretamente a
histéria natural da doenca ou
as outras terapias disponiveis
apresentam superioridade do
OA, principalmente, no
desfecho duro como a
sobrevida livre de ventilagdo
permanente (Chongmelaxme
B. et al 2024)

economicos:

52 - Ndo se aplica
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a AME e uma medicagdo de posologia de uso
didrios deviam manter sempre 100% do tempo
em adesdo para ndo implicar em piores
desfechos de eficacia (Patel A. et al. Orphanet )
Rare Dis. 2024),

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

2-Nao

Interessado no - - ; o 42 - Ndo 52 - Ndo
Essa incorporagdo é de extrema importancia,
tema : . A ~
pois devido ao seu alto custo, vidas sdo
21/10/2025 deixadas sem acesso ao tratamento. Além do
custo, todo o processo é extremamente
desgastante e moroso. Ele deve ser
disponibilizado respeitando a idade minima e
maxima para o recebimento da dose,
conforme indicagdo do fabricante.
a. i a_Nj3 a_N3 x «
Familiar, amigo 12 Eu.acho que dgve ser mcorporado no SUS, 22-Ndo 32-Ndo a - N3o 2 - N3o
ou cuidador de O Brasil deve ampliar o valor destinado ao
. SUS!!! O Sus muda Vidas, Muitos profissionais
paciente fazem o SUS, sabendo o que a populagdo
21/10/2025 precisa, em cada bairro! Realmente através do
SUS o impacyo populacional é muito maior!

- . a. i a_Nj3 a_N3 - ~
Familiar, amigo Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao N&o a_N3o 52_ N3o
ou cuidador de
paciente
21/10/2025

a. i a_Nj3 2a_N3 . «
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 Nio 2 - Nio 2 - N3o
ou cuidador de
paciente
21/10/2025

. . a. i a_Nj3 a_N3 ~ =

Familiar, amigo Eu a(.:ho que deve ser.mcorporadcz no SUS, Nao N&o a_Nio 2 _N3o
. A necessidade de se ampliar a liberagdo do uso
ou cuidador de .
. no sustento de 6 meses para até 2 anos
paciente conforme bula
21/10/2025
- . a. i a_gj i 4 . a_N3 . «
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2 §|m,, comc'>'cwdador ou re~sponsavel, Qual.'Zolge'nsma 32-Nao a_Nio 2. Nio
. , Positivo e facilidades: Evolugdo motora e respiratéria,
ou cuidador de ) i
; Negativo e dificuldades:
paciente
21/10/2025
a. i a_N3 a_N3 ~ =
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32 - Nio 2 - Nio a_N3o

ou cuidador de
paciente

21/10/2025
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Profissional de 12.- Eu acho (Eue dfeve ser incorporeido noSUS, 22-Né&o 32 - Nédo 42 - N3o 52_ N3o
. A incorporagdo vai atender a um nimero
salde . ) . o
maior de criangas que ndo dispdem de outra
21/10/2025 opgdo terapéutica
Organizacio da a.- Eu.acho que d(?ve ser incorporado.no Sus, 2- Nao 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
. . O medicamento foi aprovado pela Anvisa, ou
Sociedade Civil o ) P
seja é seguro, para crianga até dois anos. O
21/10/2025 valor da medicagdo é extremamente alta, e a
inclusdo desse medicamento para outras
criangas vai trazer a oportunidade de salvar a
vida de mais anjinhos ¢
Familiar, amigo 12-Eu acho que deve ser ir?corporado-no SUS, 22-Ndo 32-Nao 2 _N3o 2 _N3o
. Esse medicamento salva milhares de vida,
ou cuidador de ] P
; porém o custo é muito caro
paciente
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
21/10/2025
Familiar, amigo 12- Eu' acho que deve ser inc‘orporado noSUS, 22-Nao 32 - Ndo 2 _N3o a_Nio
. A partir do momento que existe essa
ou cuidador de ) .
. comodidade, esse medicamento tem que ser
paciente acessivel a todos
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
21/10/2025
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim, como paciente, Qual: Zolgensma , Positivo e 32 - Sim, como paciente, Qual: , Positivo: , 42 - N3o 52_ N3o
facilidades: Tive muitos ganhos apos a locacdo da Negativo:
21/10/2025 medicagdo , Negativo e dificuldades: Ndo teve
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Spinrazae 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_N3o a_ N3o

ou cuidador de
paciente

21/10/2025

zolgensma, Positivo e facilidades: Teve um salto enorme

na evolugdo motora do paciente , Negativo e dificuldades:

Spinraza, Positivo: Avang¢o na evolugdo motora,
Negativo:
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42 Evidéncias clinicas:

Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Spinraza, 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - Minha filha foi de 11 52_ N/A
ou cuidador de Melhora significativa na qualidade de vida, Rysdiplam e Zolgensma, Positivo e facilidades: Quando ela Risdisplam e Spinraza, Positivo: O Risdiplam pontos na escala motora
. respostas rapidas. tomou o Zolgensma a vida mudou. Ela foi de ndo barrou a evolugdo da AME1 da minha filha, e ja  cHOP INTEND para 34 pontos
aciente . . ) " P ) p p
P conseguir sustentar o anti-brago, para caminhar com exibiu melhoras significativas. , l\fegatwo: na escala HAMMERSMITH em
21/10/2025 ajuda de um andador, ou caminha sozinha encostando na  Resultado negativo do Spinraza é a pds menos de 6 meses.
parede ou méveis. Passou de sonda nasal para aplicagdo pois é invasiva.
alimentacdo via oral, e teve alta da fonoaudiologista.
Passou de VNI praticamente 24h por dia para VNI
somente quando dorme. Outra vida., Negativo e
dificuldades: Zolgensma a Unica coisa negativa foi tomar
corticoide por 2 meses, mas sem alteragdes na saude.
Primeiro exame veio enzimas do figado alteradas (menos
de 50%) como indicado que aconteceria. E normalizou no
segundo exame semanal.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nao 2-Nédo 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de Deveria ser incorporado a medicagdo de custo
- algo no. SUS. Para salva vidas
paciente
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2-Nio a_N3o a_ N3o
ou cuidador de Dose Unica, freia imediatamente o avango da Zolgensma, Positivo e facilidades: Efeito imediato
K doenga é aplicado o mais breve possivel salvando a vida de minha neta. Hoje ela vem se
paciente permitird uma vida praticamente normal a desenvolvendo e comega a dar os primeiros passos,
21/10/2025 crianga com AME manter-se em pé e a cabega. Esse resultado em menos de
1 ano, Negativo e dificuldades: Nemhuma
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema
21/10/2025
Ieressde ie 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Nao a_N3o 52_ N3o
P— Todos merecem sdo vidas.
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Nao 2 _N3o 2 _Nio

ou cuidador de
paciente

21/10/2025

E essencial que essa medicagdo faga parte do
SUS para oferecer melhor qualidade de vida e
até salvar vidas de pacientes diagnosticados
com AME
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Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
21/10/2025
Interessado no 1? -Eu lacho'que d?ve scir in.corporadc? noSUS, 22-Né&o 32 - Ndo 42 -na 52_na
tema Ajudara muitos pais a ndo ficarem aflitos
aguardando uma resposta para esta vacina
21/10/2025
Familiar, amigo 12- Euiacho que deve ser i.ncorporado no SUS, 22-Nao 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o
. O medicamente DEVE ser incorporado ao SUS
ou cuidador de L . :
X de forma a facilitar a vida dos pacientes e
paciente familias na busca por tratamento da AME.
21/10/2025 Devido a idade de diagndstico, é muito facil
confundir algum desvio considerado padrdo no
desenvolvimento do bebé com sintomas da
doenca o que pode acarretar no diagndstico
apods os 6 meses.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - Somente dizer que o 52_ N3o
saude O uso deste medicamento estd mudando a Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades: nusinersena, Positivo: Nusinersena foi o medicamento é eficaz e
histéria natural da doenga. Criangas que Ganho funcional, pacientes ainda assintomaticos seguem  primeiro medicamento liberado para uso pelo seguro.
21/10/2025 morreriam aos 2 anos de idade, com baixa com desenvolvimento neuropsicomotor dentro da SUS. As melhorias foram semelhantes, sendo
qualidade de vida, vérias internagdes e alta normalidade. Os sintomaticos também apresentam que em potencial um pouco menor que a
comorbidade, passam a apresentar ganhos motores, da parte respiratéria e alimentar. A terapia génica com onasemnogeno
desenvolvimento neuropsicomotor adequado,  autorizagdo para uso somente até 6 meses pode abeparvoveque, Negativo: Dificuldade do
com melhor nutri¢do (capacidade plena de inviabilizar o uso da medicagdo por falta de tempo habil acesso - aplicagdo intratecal
alimentagdo pela boca), melhor quadro no diagndstico, ja que ndo contamos com o teste de
respiratério e menor nimero de internagdes. triagem neonatal para AME em nivel publico. Portanto,
Apesar do custo elevado da medicagdo, o custo aumentar o tempo em que a crianga pode iniciar o
com as internag8es e recursos necessarios medicamento e obter beneficios., Negativo e dificuldades:
advindos da doenca é elevado também. Sem Acesso a medicag¢do quando o medicamento ndo era
contar a melhora na qualidade de vida da disponivel no SUS. Tempo curto para iniciar a medicagdo,
crianga e de sua familia. quando o medicamento foi aprovado para ser prescrito
somente até o sexto més de vida.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
21/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:,  4a _ N30 a_ N3o

tema

21/10/2025

Zolgensma, Positivo e facilidades: Avango motor,
Negativo e dificuldades: Nenhum

Positivo: , Negativo:
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T . . . N -
Familiar, amigo r i r . : o 32 ‘S.lm, como cyldador ou responsavel, Qual: , 42 - N3o 52 N3o
. Meu neto tomou o remédio e esta tendo facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:
ou cuidador de -
K 6timos resultados
paciente
21/10/2025
- . a. i a_Nj3 a. ~
Familiar, amigo 1 EI:J acho que’ dgve ser incorporado no SUS,  22-Nao 32 - Ndo 42 - N3o 52_ Nio
. Acho importantissimo o tratamento o gto
ou cuidador de : ~
- antes, faz total diferenca na evolugdo da
paciente doenga.
21/10/2025
. . a. i a_ N3 a_N3 - ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Néo N&o 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
21/10/2025

. ) 2 NE a_ i - . ) . .
Profissional de 12 E}J .ac~ho que devle §er incorporado no SUS, Ndo 3 'Slm, como prof|55|onal de saud‘e, Qual: 42 - N3o 52 N3o
saude A definigdo de no maximo 2 anos encontra-se Nusinersena e risdiplan, Positivo: Sim. Melhora

na bula do medicamento. A FDA liberou o seu da pontuagdo nas escalas motoras, Negativo:
21/10/2025 uso até essa idade (<2 anos). Apesar da Nenhum

degeneragdo axonal ja ter iniciado apds os 6

meses, algumas criancas com até 2 anos, sem

contraindicag¢des (ventilagdo mecanica,

hepatopatia, anticorpos contra o vetor viral),

irdo ter beneficios com o tratamento.

a. i a_N3 a_N3 ~ ~
el me 12 - Eu acho que devg ser incorporado no SUS: 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o
tema Todo o acesso a medicamentos para pessoas é

valido, e quanto mais acessivel ao publico
21/10/2025 melhor!

a_ i a_N3 a_ =
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
21/10/2025

a_ i a_N3 a_ =
Interessado no 1—. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nado Nao 2 _N3o a_Nio

Criangas com AME geralmente recebem
tema B . - .
diagndstico tardiamente, ndo sendo mais
21/10/2025 possivel receber o medicamento pelo SUS apés
os seis meses de vida.
- . a. i a_gj i 4 : a_gj i 2 . - «
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgensma 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_N3o 2. N3o

ou cuidador de
paciente

21/10/2025

A terapia genica muda todo o progndstico da
doenca. E qualidade de vida para as criangas e
para a familia. A evolugdo juntamente com as
terapias muda todo o rumo da doenga.

, Positivo e facilidades: Meu filho tomou a medicagdo com
3 meses de vida, e qualidade de vida dele mudou
completamente. A evolugdo dele é absurda apds a infusdo
do medicamento. Ele senta, anda, come pela boca. Nunca
usou sonda, gastro, gtt, nunca ficou internado por
complicagdes respiratorias., Negativo e dificuldades:
Nenhum resultado negativo ou dificuldade.

Risdiplam, Positivo: Parou a progresso da
doenga, mas ndo vimos grandes evolugdes.,
Negativo: Nenhum resultado negativo.
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12 Opinido, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A Casa Hunter discorda da recomendagédo
preliminar desfavoravel e defende a
incorporagdo do onasemnogeno
abeparvoveque no SUS para criangas menores
de 2 anos com AME 5q (SMN1 bialélico),
incluindo AME tipo | e --3 copias de SMN2 (pré-
sintomaticos ou muito precoces). Prop&e-se
Acesso Gerenciado por Desfecho (AGD), Plano
de Gestdo de Risco (PGR) nacional e
reavaliagdo em 36 meses., , Base técnico-
cientifica (sintese): beneficio maior quanto
mais cedo, estudos e dados de mundo real
mostram ganhos relevantes em sobrevida livre
de ventilagdo e marcos motores, sobretudo em
uso pré-sintomatico/precocissimo. Em idades
mais avangadas, hd heterogeneidade, ndo
auséncia de beneficio. Evidéncias
observacionais devem ser ponderadas no
contexto de doengas raras., , Criticas ao
relatdrio e ajustes propostos:, , Horizonte do
modelo (20 anos) subestima beneficio em
doenga progressiva ¢ usar --40-80 anos e
analises de sensibilidade estruturadas., ,
Prego/pagamento ignoram parcelamento
plurianual ¢ modelar parcelas e cenarios com
teto/volume e rebates., , AIO concentrado no
ano 1 superestima gasto ¢ recalcular com
parcelamento, teto, rebates e difusdo
conservadora., , Mistura de subgrupos dilui
efeito ¢ fazer subanalises (tipo, idade/tempo
de doenga, ventilagdo) e priorizar pré-
sintomaticos --6m., , Seguranga: formalizar
PGR nacional e farmacovigilancia ativa., , PCDT:
definir sequenciamento pds-terapia génica,
janelas de washout e vedar empilhamento de
DMTs., , AGD proposto: pagamento
40/20/20/20 em 0/24/36/48 meses,
condicionado a sobrevida livre de ventilagdo
invasiva (12 e 24-48m), reembolso de parcelas
vincendas em 6bito/EA grave, teto anual +
rebates, CRF nacional interoperavel e auditoria
independente., , Elegibilidade/priorizagdo: <2
anos, SMN1 bialélico, (i) AME I, (ii) --3 SMN2.
P1: pré-sintomaticos e --6m, P2:7-12m (sem
ventilagdo invasiva permanente), P3: 13-24m
em excegdo com critérios estritos. Integragdo
com triagem neonatal para inicio rapido., ,
Conclusdo: Incorporar com AGD + PGR + PCDT
ajustad

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

22 - Nao

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

32-Ndo

42 Evidéncias clinicas:

42 - Sim. Contribuigdo técnica
— evidéncias clinicas sobre
onasemnogeno
abeparvoveque (Zolgensma®)
para AME 5q <2 anos, ,
Magnitude do beneficio e
tempo de inicio: quanto mais
cedo, maior o efeito. Em pré-
sintomaticos e lactentes
muito precoces (--6 meses)
observam-se ganhos
superiores em sobrevida livre
de ventilagdo e marcos
motores (sentar sem apoio,
degluticdo preservada), com
aumentos robustos em
escalas CHOP-INTEND/HINE-2
e redugdo de internagdes., ,
Consisténcia entre estudos e
vida real: resultados de
ensaios sdo reproduzidos em
coortes observacionais
multicéntricas, com
manutencgdo de beneficios no
seguimento de médio prazo
(--5 anos) e queda da
necessidade de suporte
ventilatério/alimentar em
comparagado a histéria
natural., , Heterogeneidade
clinica (ndo auséncia de
efeito): em criangas mais
velhas/mais comprometidas
ha maior variabilidade, porém
seguem-se ganhos clinicos
relevantes (menos
hospitaliza¢des, estabilizagdo
respiratoria). Preditores
basais como idade, tempo de
doenca, cépias de SMN2,
escore CHOP-INTEND e
ventilagdo prévia modulam
resposta — justificando
estratificagdo por subgrupos.,
, Sequenciamento
terapéutico: a evidéncia para
empilhamento com outras
DMTs (nusinersena/risdiplam)
é limitada e heterogénea.
Para seguranga e
interpretabilidade, sugerimos
vedar uso concomitante,
prever janelas de washout e

52 Estudos
economicos:

52 - "Proposta de Acesso
Gerenciado por Desfecho
(AGD), Objetivo: mitigar
incertezas clinicas e risco
orgamentario
preservando acesso
precoce., ® Pagamento
escalonado: 40% / 20% /
20% / 20% em
0/24/36/48 meses., ®
Desfechos binérios
auditaveis:, (i) Sobrevida
livre de ventilagdo
invasiva permanente aos
12 meses, , (ii)
Manuten¢do em
24/36/48 meses., ®
Protegdo ao paciente:
reembolso das parcelas
vincendas em caso de
Obito ou EA grave
relacionado., ® Teto &
rebates: teto anual por
coorte + rebates
progressivos, desconto
institucional ao SUS
(abaixo da PMVG)., ®
Transparéncia e dados:
CRF minimo nacional
interoperdvel
(DATASUS/Vigipos),
auditoria independente,
dashboard publico
trimestral., , "
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12 Opiniao, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

dificuldade, outros efeitos:

efeitos, facilidade, dificuldade:

economicos:
critérios restritos para
resgate., , Seguranca e
manejo de risco: perfil
conhecido, com elevagdo
transitoria de transaminases,
trombocitopenia e raros
casos de MAT.
Recomendamos
corticoterapia profildtica
conforme rétulo, painel
laboratorial padronizado
(TGO/TGP, bilirrubinas,
TP/INR,
hemograma/plaquetas, LDH,
troponina, urina), avaliagdo
respiratoria, e cronograma
nas semanas 1-8 e meses 3,
6,12 e 24.
Contraindica¢des/precaucdes
hepaticas devem constar do
PCDT., , Medidas para reduzir
incertezas: implementar
Acesso Gerenciado por
Desfecho com endpoints
binarios auditaveis (sobrevida
livre de ventilagdo invasiva
permanente em 12 meses e
manutengdo em 24-48 meses
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12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Ndo 42 - N3o 52 - N3o
Manifesto-me favoravel a ampliagdo do uso do
onasemnogeno abeparvoveque para pacientes
com AME 5¢, com mutagdes bialélicas no gene
SMNL1 e até trés copias de SMN2, com idade
entre >6 e 24 meses., O medicamento é uma
terapia génica de dose Unica, ja aprovado pela
Anvisa para essa faixa etdria, com robusto
perfil de eficacia e seguranga comprovado em
estudos clinicos e dados de vida real. Os
resultados mostram ganhos motores
sustentados, redugdo de hospitalizagGes e
sobrevida livre de ventilagdo. O perfil de
seguranga é previsivel e manejavel, com
eventos adversos controlaveis com
corticoterapia profilatica., Hoje o SUS oferece o
tratamento apenas até 6 meses, criando uma
lacuna de acesso para pacientes diagnosticados
apos essa idade. A ampliagdo representa um
avango decisivo em acesso equitativo e
cuidado integral, garantindo que o tempo do
diagndstico ndo determine o acesso ao
tratamento., Trata-se de uma medida que
salva vidas, reduz desigualdades e fortalece a
sustentabilidade do sistema publico, refletindo
o papel do Brasil como pais comprometido
com a ciéncia, a inovagdo e a dignidade
humana.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgesma. 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o a_Nio
Falo que tem que incorpora no sus para outras ~ Meu neto tomou o medicamento e eata tendo melhora Redisplan mas nao da muitos resultadoa,

criancas terem oportunidade de qualidade de  significativa, Positivo e facilidades: .Meu neto esta quaae  Positivo: , Negativo:

vida andando sozinho ja, Negativo e dificuldades: Nenhuma

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Zolgensma 32 - Ndo 42 - N3o 52 - N3o
, Positivo e facilidades: Meu filho esta evoluindo cada dia
mais, Negativo e dificuldades: Acesso dificil

Interessado no
tema

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Ndo a_Nio 2 N3o
E importante e Necessario que ampliem a

incorporagdo desse medicamento no Sus para

as criangas até 2 anos por que por ser uma

doenga conseguir o Diagndstico com meses de

Vida é dificil entdo até os 2 anos é melhor mais

criangas serdo alcangadas
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12 Opiniao, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Até 6 meses, como é atualmente o PCDT, as
criangas sé podem ter acesso a medicagdo se
diagndstico precoce, o que ndo é uma realizade
do nosso sistema de satde, cujo diagnéstico
precoce ainda ndo é uma realidade.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgesma,
Positivo e facilidades: Melhora da fungdo motora avaliado
por meio de escala e da condigdo respiratéria. , Negativo
e dificuldades: Demora na disponibilidade da medicacdo,
o que implica em maior comprometimento dos pacientes,
devido a perda progressiva da doenga. .

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satide, Qual:
Nusinersena e risdiplan, Positivo: Melhora da
fungdo motora e estabilidade respiratéria. ,
Negativo: Dificuldade do nusinersena para
pacientes com escoliose e cirurgia de coluna, e
para risdiplan, dificil controle, se estd sendo
medicado com a periodocidade adequada.

42 - Ndo

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Interessado no
tema

21/10/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Sou cidaddo interessado no tema da Atrofia
Muscular Espinhal., Manifesto-me favoravel a
ampliacdo do uso do onasemnogeno
abeparvoveque para criangas com AME tipo |
entre 6 e 24 meses de idade., A terapia ja esta
aprovada pela Anvisa até 24 meses e tem
mudado a histéria natural da doenga,
permitindo que muitas criangas vivam, ganhem
forga, respirem melhor e tenham a esperanga
de um futuro digno. No entanto, no SUS, o
tratamento foi incluido apenas até 6 meses,
excluindo criangas que muitas vezes foram
diagnosticadas tarde, simplesmente por
demora no exame genético ou auséncia de
triagem neonatal., Essas familias acabam
enfrentando processos longos e dolorosos para
conseguir acesso. Ampliar o tratamento é
garantir ndo apenas um futuro, mas justica,
dignidade e igualdade de oportunidade a todos
os pacientes com o mesmo diagndstico
genético., Além disso, se ja existe um modelo
de compartilhamento de risco para assegurar
acompanhamento dos resultados e uso
responsavel dos recursos publicos, ampliar
essa faixa etdria dentro do mesmo modelo
seria viavel, seguro e humano., , Por isso, apoio
integralmente a ampliagdo do uso dessa
terapia, que representa uma chance real de
vida e de autonomia para criangas com AME e
suas familias.

2-Nao a

Profissional de
saude

21/10/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS

2 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: , Positivo e 32 - Nao a_ N3o

facilidades: , Negativo e dificuldades:
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22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como:

Profissional de
saude

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Venho por meio desta manifestar meu apoio a
incorporagdo do medicamento onasemnogeno
abeparvoveque ao Sistema Unico de Saude
(SUS) para o tratamento da Atrofia Muscular
Espinhal (AME) 5g em pacientes com até dois
anos de idade.

dificuldade, outros efeitos:

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgesma,
Positivo e facilidades: Aumento nas pontuagdes de escalas
motoras funcionais., Negativo e dificuldades: N3o percebi
resultados negativos.

efeitos, facilidade, dificuldade:

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
Risdiplan e Nusinersena, Positivo: Aumento nas
pontuagdes de escalas motoras funcionais.,
Negativo: Ndo percebi resultados negativos.

economicos:

42 - *Evidéncias cientificas de 52 - Ndo
eficacia e seguranga*, ,
Diversos estudos recentes
demonstram resultados
clinicos positivos e
sustentados com o uso da
terapia génica:, , *¢ ¢é0O
estudo clinico fase 3 SMART
(McMillan H et al., 2024)
confirma ganhos significativos
em funcionalidade motora e
respiratéria em pacientes
naive., ¢ ¢Evidéncia de
mundo real brasileira
(Mendonga RH et al., 2024)
reforga a aplicabilidade e os
beneficios em contexto
nacional., ¢¢ ¢Estudos
observacionais internacionais
(Weil et al., 2024, Pane M et
al., 2023, Servais Letal.,
2024) mostram consisténcia
nos resultados, inclusive em
pacientes que migraram de
outras terapias (PONTE ou
SWITCH).,, Os desfechos
incluem:, , ®¢ ¢Aumento nas
pontuagdes de escalas
funcionais (CHOP-INTEND,
HFMSE, RULM), ¢
¢Aquisigdo de marcos
motores relevantes, ¢¢
¢Redugdo na dependéncia de
ventilagdo ndo-invasiva, *¢
¢Melhora na fungdo bulbar
(degluticdo, sialorreia,
suporte nutricional),

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

2. Ndo

Familiar, amigo - 42 - x- 5a_ y.
. Defendo a ampliagdo do acesso ao Zolgensma
ou cuidador de .
K no SUS para pacientes com AME 5q menores
paciente de 2 anos de idade com mutagdes bialélicas
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2-Ndo 42 - Nao 52 Nao

ou cuidador de
paciente

21/10/2025

é importante uma vez que os diagnosticos para
AME geralmente sdo efetivados depois dos seis
meses de vida da crianga, impossibilitando o
SUS aprovar a medicagdo apos essa idade
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0, comentario:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: J4 tive

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
32 - Sim, como profissional de satide, Qual:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Profissional de ) " . e . ; e > 42 - Ndo 52 - Ndo
saude Paciente menores de 2 anos e em uso da experiéncia com Zolgensma que estd em avaliacdo, além  Nusinersena e Risdiplam, Positivo: Resultados
medicagdo avaliada, tem apresentado dos outros medicamentos nusinersena e risdiplam., positivos quanto a evolugdes na parte motora e
21/10/2025 resultados promissores, tendo a oportunidade  Positivo e facilidades: Especificamente sobre Zolgensma melhora da parte respiratdria.
de apresentar melhores oportunidades de se em pacientes com menos de 2 anos, tive experiénciaem  Consequentemente proporcionando melhor
desenvolver, de atingir marcos motores ndo um paciente com AME tipo 1 que apresentou resultados  qualidade de vida, diminui¢do de
esperados para o curso natural da doenga. Isso  positivos, melhorando significativamente os aspectos intercorrencias., Negativo: Ndo é um resultado
ndo pode se restringir ha apenas 6 meses de respiratérios, apresentando iniciativas de movimentos negativo, mas alguns pacientes necessitaram
vida, visto que infelizmente ainda existe uma com as maos, melhora de estabilizagdo clinica de forma mudar o tratamento devido a necessidade de
grande demora em chegar ao diagndstico, o geral., Negativo e dificuldades: Paciente a qual tive infusdo intratecal do medicamento
que impacta diretamente na possibilidade do experiéncia de atendimento ndo apresentou nenhum nusinersena, o que em alguns casos se tornou
paciente ndo receber o diagndstico a tempo de  resultado negativo dificil de ser realizada.
poder receber a medicagdo. Além da demora
do diagndstico, existe a demora e burocracia
no acesso ao medicamento. E ainda ndo foi
implementado a triagem neonatal em todo
Brasil, apenas em MG existe a triagem para
AME. O que contribui diretamente para
diagndsticos tardios.
Familiar, amigo 12-Eu ach9 (:!ue ?eve s.er incorpprado nq Sus, 22 - ?im,, como cui('jador ou responsavel, Qual: , Positivoe 32 -'S.im, como c.uidador ou responsavel, Qual:, 42 - N3o 52_ N3o
. Por conta limitagdo de idade. Pois tem crianca  facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:
ou cuidador de ] . :
] que é descoberta sé depois dos 6 meses.
paciente
21/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 —‘,-Sim,, co.rr.10 profissional de saude, Qual: Zolgesma, 33.— Sim, cor‘no.cuidador ou responsavel, Qual: 2 _N3o a_N3o
ou cuidador de Positivo e facilidades: Melhora da for¢a motora, Spinraza e risdiplan , Positivo: Melhora da forga
X estabilidade do qudro respiratério , Negativo e e estabilidade do quadro clinico, Negativo:
paciente dificuldades: Nenhum Convulsdo, diarreia
21/10/2025
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim, como paciente, Qual: Zolgesma , Positivo e 32 - Sim, como paciente, Qual: Spinrraza, 42 - Nao 52 Nao
Um medicamento que veio pra trasformar a facilidades: Deglutigdo, fala, resisténcia respiratoria, Positivo: Ganho de forgas. , Negativo:
21/10/2025 vida e mudar o cenario da doenga, é nitido melhor qualidade de vida, e forgas em membros Nenhuma.
quantas criangas hoje vivem melhor com a superiores e inferiores, Negativo e dificuldades: O
medicagdo, sem falar no como muitas criangas  nenhuma.
chegaram perto da “cura” por receber a
medicag¢do mais rapida.
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Nao 2-Nao a_N3o a_ N3o

ou cuidador de
paciente

21/10/2025

Criangas precisam ser salvas!!! Se o Zolgensma
for incorporado ao Sus, familias ndo precisardo
fazer vakinha online, campanha, para
conseguir arrecadar dinheiro pra entrar na
justiga contra a Unido. E dever constitucional
salvar vidas!!!

Pagina 100 de 112






Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
a. i a_ N3 a_ N3 - ~
Familiar, amigo 1'— Eu acho q}Je devtAe ser incorporado nf) §US, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
. E de extrema importancia que esse remédio
ou cuidador de - ) . -
; tdo caro e inacessivel para as criangas com a
paciente doenga AME passe a ser incorporada no SUS,
21/10/2025 pois € um remédio muito caro e que faz muita
diferenga no tratamento.
a . A NE 9. & . . ) B -
Familiar, amigo i2 Eu.acho que deve ser |nco.rporado no.SUS, 22 - Nao 3 . Sim, cor.no'cwdador ou responsavel, Qual: 2 _N3o a_Nio
. Os pacientes com ame necessitam de mais Spinraza e risdiplam , Positivo: Melhoras na
ou cuidador de . S : )
- medicamentos parte motora e respiratéria, e mais autonomia
paciente para o paciente , Negativo: Nenhum
21/10/2025
a. i a_N3 2a_N3 . .
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o
tema
21/10/2025
a. i a_Nj3 a_ N3 - ~
Interessado no %— Eu acho q.ue devtﬁe ser |ncorpAora.do no SUS, Ndo Nado 42 - N3o 52 N3o
tema E de extrema importancia e urgéncia esse
medicamento de alto custo ser fornecido pelo
21/10/2025 sus de forma mais simplificada para maior
agilidade com o paciente
a. i a_gj i 4 . a_N3 - «
Familiar, amigo E E,u .acho que deve ser mcorpo.rado no SUS, Sim,, como.cyldador fa.u responsavel, Qual.. N3o a_N3o 2. N3o
. Remédio que cura, melhora e revigora os Zolgensma, Positivo e facilidades: Ganhou movimentos e
ou cuidador de ) . . e
ent movimentos. tonus muscular., Negativo e dificuldades: Nenhum.
paciente
21/10/2025
a ) A NE - . . . . .
Familiar, amigo 1’- Eu achp que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 3 . Sim, comg .cmdador ou responsaN\/eI, Qual: 2 _N3o 2 _N3o
. E um medicamento que muda o curso na Spinraza , Positivo: Melhora no padrao
ou cuidador de ) ) ~ o .
ient doenca na crianga, evitando a progressdo respiratério, Negativo:
paciente
21/10/2025
a. i a_sj i 4 . a_N3 x ~
Familiar, amigo 12 Eu acho que deve ser incorporado no SU~S, Sim,, como.c.wdador 9u responsave.l, Qual: N3o a_N3o 2_ N3o
ou cuidador de E um medicamento de alto custo, a populagdo  zolgensma, Positivo e facilidades: A paciente que recebeu
. precisa de acesso pelo SUS pois essa é uma apresenta evolugdo e melhora no quadro clinico. ,
paciente doenca fatal. Negar a implementacdo no SUS é  Negativo e dificuldades: Ndo garante a cura da doenga,
21/10/2025 0 mesmo que negar o direito a vida dos mas tras qualidade e esperanga de uma vida longa
pacientes.
a. i a_Nj3 a_ N3 - ~
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS N&o N&o a_Nio 52_ N3o
ou cuidador de
paciente
21/10/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgensma, 2 - Nédo 42 - Nao 52 Nao

saude

21/10/2025

E um medicamento que pretende curar a
doenga se administrado em tempo habil,
portanto com impacto importante sobre a vida
dos pacientes com a doenga.

Positivo e facilidades: Melhora clinica do paciente e
redugdo de complicagdes infecciosas., Negativo e

dificuldades: Dificuldade de acesso
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Profissionallde 1‘3.- Eu acho que d?v.e ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de sal]d‘ef Qual: - 32 -.Sim, como pljo.fissional de sal’jde, Qual: 42 - N3o 52 N3o
saude Existem estudos clinicos que suportam a Onasemnogeno abeparvoveque, Positivo e facilidades: nusinersena, Positivo: estabilizagdo da

aplicagdo onasemnogeno abeparvoveque em Atendi uma crianga que teve a administragdo do progressao da doenga, ganho de marcos
21/10/2025 lactentes acima de 6 meses com resultados Onasemnogeno abeparvoveque judicialmente numa motores grosseiros axiais, Negativo: limitagdo

consistentes nos ganhos motores grosseiros e idade préxima de 15 meses. Observei estabilidade dos para aplicagdo intratecal como dificuldade para

finos. Ver: Weil C, et al. fficacy and safety of parametros do BIPAP, com melhora na quantidade de aplicagdo em alguns casos (poucos)

gene therapy with onasemnogene horas de uso. , Negativo e dificuldades: Nenhuma vista.

abeparvovec in children with spinal muscular

atrophy in the D-A-CH-region: a population-

based observational study. Lancet Reg Health

Eur. 2024
Interessado no 12 - Eu acho que 'deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o

As pessoas de baixa renda precisam ter acesso
tema -

ao medicamento para melhora da sua saude
21/10/2025

a_ i a_N3 a_ =
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao Nao 42 - N3o 52 N3o
tema
21/10/2025
a. i a_N3 2a_N3 ~ «

Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, Nao N&o 42 - N3o 52_ N3o

ou cuidador de
paciente

21/10/2025

E 0 preco de uma vida. Uma.cida inteira.
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgensma

Profissionallde ‘ inc ! . . \ 3§‘- Sim, com(? profissional de SE:.H:Id.e, Q_ual: 42 - N3o 52 N3o
saude Como Neurologista e profissional de saiide que (Onasemnogeno). Spinraza (Nusinersena). Evrysdi Spinraza (Nusinersena) e Evrysdi (Risdiplam),
trabalha com Atrofia Muscular Espinhal (Risdiplam)., Positivo e facilidades: Resultados positivos e  Positivo: 1) melhora clinica motora dos
21/10/2025 acredito que seja importante que todas as facilidades: 1) possibilidade de tratamento com uma Unica pacientes tratados, 2) melhora respiratéria dos
terapias disponiveis para o tratamento da dose de medicamento, 2) melhora clinica motora dos pacientes tratados, 3) aquisi¢cdo de novos
doenca estejam disponiveis pois: 1) esse seria pacientes tratados, 3) melhora respiratdria dos pacientes marcos motores do desenvolvimento pelos
um mecanismo de cobertura da tratados, 4)aquisi¢cdo de novos marcos motores do pacientes tratados em relacdo a histéria natural
heterogeneidade da doenga (com todos os desenvolvimento pelos pacientes tratados, 5) aumento da doenga, 4) aumento de sobrevida, 5)
tratamentos disponiveis, os profissionais de sobrevida, 6) aumento da qualidade de vida., Negativo aumento da qualidade de vida., Negativo: 1)
poderiam escolher o melhor perfil de paciente e dificuldades: Resultados Negativos e dificuldades: 1) Acesso aos medicamentos. 2) Acesso aos
para cada terapia), 2) atender uma uma parcela dos pacientes tratados necessitam de centros especializados para acompanhamento
necessidade ndo atendida, por mais que dois tratamento com outra terapia (Risdilpam ou e tratamento.
tratamentos eficazes e seguros estejam Nusinersena), ou seja,a ha um perfil de pacientes com
disponiveis, infelizmente, ndo sdo todos os resposta clinica sub étima, 2) perfil de segurang¢a, uma
pacientes que respondem as duas terapias ja pequena proporgdo de pacientes podem apresentar
incorporadas e aqueles que os tratamentos eventos adversos importantes com o uso da terapia (por
atuais ndo beneficiam poderiam ser exemplo, microangiopatia trombdtica) ou persistentes
beneficiados, 3) incentivar e acelerar o como aumento de transaminases requerendo tratamento
processo de novas tecnologias no ambito do prolongado com o uso de corticoesteroides, 3) a logistica
sistema publico e diminuir a necessidade de de envio e preparagdo do medicamento que exige centros
processos judiciais para aquisi¢do de terapias, especializados e altamente capacitados.
4) estabelecimento definitivo do perfil de
eficacia e seguranga do tratamento conforme a
indicagdo de bula e assim teriamos dados
brasileiros robustos sobre a seguranca e
eficacia da terapia na populagdo em que ela foi
est&#xdada, e destina a ser tratada, 5)
fomentar o diagndstico precoce da Atrofia
Muscular Espinhal para que os pacientes
brasileiros possam ser tratados cada vez mais
precoce.
Profissional de 12 - Eu acho QL,Ie deve ser incorpgrtac?o noSuUS, 22 —.,.Sim,, co.njno profissional de saﬂfle, Qual: Zolgesma, 32 - Néao a - N3o 2 - N3o
satde Resultados ap6s uso mostram eficacia com Positivo e facilidades: Melhora fungdo motora e de forga
melhora clinica e retardo progressdo da muscular,redugdo da progressdo doenca e melhora
21/10/2025 doenga e por ser medicamento de alto custo fungdo respiratoria , Negativo e dificuldades: Alteragdes
acredito ser importante ser acessivel a todos hepdticas e portanto necessidades de uso corticoide a
com esse quadro longo prazo do ponto de vista clinico
Familiar, amigo ’E - Eu acho que dev.e ser incorporado no SUS, 2- Nao 39.— Sim, com.o.cuidador ou responséyel, Qual:  42_ N30 a_ N3o
. E a esperanca de varias pessoas Spinraza, Positivo: Evolugdo dos movimentos,
ou cuidador de S .
. equilibrio e forga, Negativo: A forma da
paciente aplicacgo
21/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Ndo 2-Nao 42 - N3o 52 N3o

tema

21/10/2025
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 5a
0 ndo uso desse medicamento implica morte.

Acho fundamental que as criangas até os dois

21/10/2025 anos tenham acesso ao Zolgensma.

Interessado no
tema

Pagina 104 de 112






Contribuiu
como:

12 Opiniao, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

Interessado no
tema

21/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Manifesto apoio a incorporagdo do
onasemnogeno abeparvoveque no Sistema
Unico de Satde (SUS) para pacientes com até
dois anos de idade e até trés copias do gene
SMN?2., A terapia génica representa uma
inovagdo significativa, com potencial de
modificar o curso natural da doenga ao
fornecer uma cépia funcional do gene SMN1
por meio de dose Unica endovenosa.
Evidéncias clinicas robustas, como os dados do
estudo OFELIA (Saute et al., 2025),
demonstram ganhos motores sustentados até
18 meses apds a infusdo, com marcos
importantes como sentar e andar. Estudos
nacionais (Mendonga et al., 2024) e
internacionais (Pane et al., 2023, Gowda et al.,
2023) reforgam a eficacia em diferentes faixas
etarias e perfis clinicos, inclusive em pacientes
previamente tratados.

dificuldade, outros efeitos:

22 - Nao

efeitos, facilidade, dificuldade:

32-Ndo

economicos:

42 - Evidéncias clinicas 52- Nio
demonstram eficacia
significativa e sustentada do
Onasemogeno Abeparvovec.
O estudo multicéntrico
OFELIA (Saute et al., 2025)
evidenciou ganhos motores
relevantes nesse perfil de
pacientes até 18 meses apds
a infusdo, incluindo marcos
como sentar e andar, com
perfil de segurancga
compativel com a literatura
internacional., Dados
nacionais (Mendonga et al.,
2024) confirmaram aumento
médio de 13 pontos na escala
CHOP-INTEND, inclusive em
pacientes mais velhos e
previamente tratados.
Coortes europeias (Pane et
al., 2023, Gowda et al., 2023)
reforgaram a eficacia em
diferentes faixas etérias e de
peso, com beneficios clinicos
observados mesmo apos os
dois anos de idade., O perfil
de seguranca é considerado
previsivel e manejavel, com
elevagdes transitorias de
transaminases e raros
eventos adversos graves
mesmo em pacientes mais
velhos e mais pesado
(McMillan H et al., 2025). Ha
também evidéncias robustas
de beneficio em pacientes
latino-americanos, com
impacto positivo na
sobrevida, na fun¢do motora
e na autonomia ventilatéria.,
Diante do exposto, o parecer
técnico deveria ser avoravel a
incorporagdo do
onasemnogeno
abeparvoveque no Sistema
Unico de Saude (SUS) para
pacientes com até dois anos
de idade, o que representaria
um avango significativo no
tratamento da AME no Brasil.
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Contribuiu

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

como:

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

dificuldade, outros efeitos:
22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Risdiplan,

efeitos, facilidade, dificuldade:
32- N3o

economicos:

Familiar, amigo - > > - 42 - Ndo 52 - Ndo
ou cuidador de Todo e qualquer medicamento que oferece Positivo e facilidades: Melhorias motoras nos membros
K uma melhorada no quadro clinico do paciente  superiores, sustentagdo do tronco, melhora na
paciente ou que melhore a qualidade de vida do degluti¢do., Negativo e dificuldades: Nenhum
21/10/2025 paciente deve ser ampliado o acesso a todos.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que devg ser incorpora’do r.10 SUS, 22-Néao 32.» Sim, com.o'cuidador ou responsével,'QuaI: 42 - N3o 52_ Nio
ou cuidador de recebendo este medicamento que é unica dose spinraza, Positivo: ganho de forga, capacidade
. tem mais ganhos e ndo precisa ficar tomando respiratoria, melhora degluticdo, menos
paciente diariamente ou recebendo de 4 em 4 meses intercorréncias e internagdes, Negativo:
21/10/2025 nenhum
Interessado no 12-Eu ac'ho que deve ser incorp(?rado'no Sus, 2.- Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
e Deve ser incorporado no SUS, pois muitos
necessitam deste tratamento para ter
21/10/2025 qualidade de vida. Todos tém direito a vida e
negar, seria sentenciar a uma incerteza de
viver.
Profissional de 12-Eu ac‘ho que deve ser incor.porado n.o Sus, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - Nao 52_ Nao
saude Deve ser incorporada e pode ajudar muitas
criancas! A idade prevista pelo medicamento é
21/10/2025 até 24 meses
Praifesional] ¢l 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Risdiplam, 32 - Sim, como profissional de satide, Qual: a_Nio a_ N3o
e Dose Unica e se tomado até 2 anos de idade, os  Zolgensma, Nusinersena, Positivo e facilidades: Paciente  Risdiplam, nusinersena, Positivo: Barra a
resultados sdo muito favoraveis para boa para de usar outra medicagdo. Dose unica garante barrar  evolugdo da doenga, Negativo: custo mais alto
21/10/2025 evolugdo clinica, sem necessidade de associar  a evolugdo da doenga. Melhora de marcos motores em inicial. Se usado com paciente mais velho que 2
outros medicamentos pacientes sintomaticos até 2 anos., Negativo e anos, resultados ndo favoraveis.
dificuldades: As dificuldades estdo associadas a atrasar o
inicio da tomada da medicagdo. O paciente perde de
ampliar marcos motores quando atrasa ou deixa de tomar
a medicagdo
Profissional de E.— Eu acho (Eue deve sgr incorporado no SUS, a —.,.Sim,, co!'r?no profissiona! <.1e s:f\u.de, Qual: qugensma, 2-Ni3o a_Nio 2_ N3o
satde A incorporagdo do medicamento pelo.SUS Positivo e facilidades: Beneficio clinico para pacientes que
permitiria uma melhor qualidade de vida para  fizeram uso desta medicagdo com melhoria da qualidade
02/10/2025 os pacientes diagnosticados com AME e de vida., Negativo e dificuldades: A dificuldade de acesso
garantiria o acesso justo ao medicamento. é, sem duvidas, a principal dificuldade para pacientes
portadores de AME. Por ser um tratamento caro, ndo é
acessivel a todos e a disponibilizagdo via SUS seria de
grande alivio para familiares.
Interessadoino 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Nao a_N3o a_ N3o
tema
02/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Ndo 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o

tema

02/10/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
a. i a_ N3 a_ N3 - ~
Interessado no 12-Eu acho q~ue de.v.e se]r |ncorpora\1do noSUS, 22-Nédo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
tema Essa medicagdo facilitard o acesso as pessoas
que precisam, permitindo o amplo acesso a
02/10/2025 qualidade de vida e ao sistema de saude,
diminuindo a estatistica de pacientes em
situagdes vulnerdveis precisarem percorrer um
caminho mais dificil para liberagdo do acesso
deste medicamento.
N ) a. . a. o - . . a_ci - . ) . -
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2 ‘,-SII’T‘I,, co.rr.w proflsspnal de saude, Qual: Zolgensma, 3 .Slm, como p.rof|55|onal de saude, Qual:, 42 - N3o 2 _Nio
. Positivo e facilidades: Crianga voltou com suas Positivo: , Negativo:
ou cuidador de ~ B o
. coordenagdes monotoras, Negativo e dificuldades:
paciente dificuldade de acesso
02/10/2025
a. i a_Nj3 a_N3 = =
Iterescateine 1.- Eu acho gue de.veAser.mcorporado noSUS, 22-Nao 32 - Ndo a2 _ N3o 2 _ N3o
tema tive uma amigo de infancia que morreu de
corrente da AME e hoje trabalhao com um
02/10/2025 colega que tem ame, acredito que outras bebe
possam ter uma vida melhor ao usar o
medicamento.
a. i a_N3 a_N3
Interessado no : Eu acho (Eue de\{e ﬁer incorporado no SUS, Nao N&o 42 - N/A 52- N/A
A incorporagado possibilidade a melhora na
tema ) A B
qualidade de vida de mais criangas.
02/10/2025 Desenvolvimento motor, sobrevida e redugdo
do uso de ventilagdo para criangas de até 2
anos, atingindo uma populagdo maior que a
atual, onde somente bebés de até 6 meses sdao
atendidos.
- . a. i a_ N3 — ) i i ) )
Familiar, amigo 1 Eu.acho que f:leve ser.lncorporado no SUS, Néo 3. §|m, como 'cgldador ou responsa\iel, Qual:  42_pN3o 52 N3o
. O medicamento é para criancas de ate 2 anos Risdiplam , Positivo: Melhora na fungdo
ou cuidador de ) ~ . o - :
K de idade, entdo elas tém direito ao motora, respiragdo e degluticdo , Negativo:
paciente medicamento que pode ser considerado a cura. Nenhum
02/10/2025
- . a. i a_gj i 4 . a_gj i 4 . ~ ~
Familiar, amigo Eu acho q~ue deve ser mcorpo.rado.no Sus, .S|m,, como cuidador ou re§p.onsavel., Qual. .Slm, como cm.d.ador ou’responsavel, Qual:  42_pN3o 52_ N3o
ou cuidador de Essa medicagdo tem mudado muitas vidas de Nusinersena / Zolgensma, Positivo e facilidades: Houve Nusinersena, Positivo: Na época teve uma
. criangas que antes dela ndo tinha ganho um muita melhora motora e respiratéria em especifico apés o melhora, mais usamos pouco tempo ,
paciente motor nenhum, podemos dizer que essa Zolgensma , Negativo e dificuldades: Dificuldade em Negativo: Nenhum
02/10/2025 medicagdo ja salvou muitas vidas. S6 que adquirir a medicagdo na justica
infelizmente os pais passam por muitas
burocracias até conseguir o mesmo por isso
minha opinido é que ela deve ser incorporada
na rede SUS, para melhor acesso e rapidez da
mesma . Pois o quanto antes essas criangas
fazerem uso dessa medicagdo menores sdo as
sequelas que a doenga pode deixar.
a. i a_N3 a_N3 = ~
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao Nao a_Nio a_N3o

tema

02/10/2025
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:
Familiar, amigo 12- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como.cyidador .o.u respon§ével, Qual: 32 - Nédo 42 - N3o 52_ N3o
. As criangas com AME merecem ter a chance de Zolgensma, Positivo e facilidades: Filho com AME 1
ou cuidador de - . s ~ S h
. desenvolvimento pleno os ganhos sdo didrios e  evolugdo desde primeira semana em uma ano e meio de
paciente constantes, uso estd andando com andador e sozinho com apoio,
02/10/2025 redugdo de problemas respiratdrios, melhora geral no
desenvolvimento fisico, forga, tonus muscular, equilibrio e
vida quase normal em pouco tempo, frequenta escola
regular, medicou por ordem judicial com dois anos e dois
dias, Negativo e dificuldades: Nenhuma
IRieressds [e 12 - Eu acho que deve ser irjcorf)orado noSUS, 22-Né&o 2-Nao a_N3o a_ N3o
Todos devem ter acesso, ndo sé quem pode
tema
pagar
18/10/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 2. N3o 2 N3o
ou cuidador de
paciente
18/10/2025
Organizacdo da 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o

Sociedade Civil

18/10/2025
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

52 Estudos
economicos:

Profissional de
saude

18/10/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Como especialista atuante na linha de frente
do atendimento a criangas com Atrofia
Muscular Espinhal (AME), manifesto a
necessidade de reavaliagdo da recomendagdo
inicial da Conitec e a aprovagdo da
incorporagdo do onasemnogene
abeparvoveque ao Sistema Unico de Saude
(SUS) para o tratamento de pacientes com até
dois anos de idade portadores de mutagdes
bialélicas no gene SMIN1., Diante da gravidade
e progressdo acelerada da AME tipo 1, da
janela terapéutica restrita e da ampla
consisténcia das evidéncias clinicas,
econdmicas e bioéticas disponiveis, torna-se
imperativo que o SUS disponibilize esta terapia
génica como opgdo terapéutica de primeira
linha para essa populagdo., O onasemnogene
abeparvoveque representa uma intervengdo
de carater transformador, capaz de modificar o
curso natural da doenga por meio de uma
Unica administragdo, promovendo ganhos
motores duradouros, redugdo da dependéncia
ventilatéria e melhora substancial na sobrevida
e qualidade de vida dos pacientes., Sob o
ponto de vista econdmico, sua incorporagao
precoce é racional e sustentavel, pois reduz
expressivamente os custos cumulativos
associados a internagdes prolongadas, suporte
ventilatdrio, nutrigdo enteral e terapias
continuas. Assim, o investimento inicial é
compensado pela diminuigdo dos gastos
assistenciais e pela melhoria do progndstico
clinico., Negar o acesso a essa terapia é
perpetuar o sofrimento de familias e restringir
a oportunidade de uma vida digna, funcional e
auténoma a criangas acometidas por uma
condigdo potencialmente tratavel., Dessa
forma, solicito respeitosamente que a Conitec
reconsidere sua posi¢do e autorize a
incorporagdo do onasemnogene
abeparvoveque (Zolgensma) ao SUS para
criangas até dois anos de idade, em
conformidade com critérios clinicos
estabelecidos e com base nos principios de
equidade, justica social e compromisso ético
com avida.,

22 - Sim,, como profissional de saude, Qual: Zolgensma,
Positivo e facilidades: Ganhos motores duradouros,

reducdo da dependéncia ventilatdria e melhora
substancial na sobrevida e qualidade de vida dos
pacientes., Negativo e dificuldades: Nenhum.

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
Risdiplam e Nusinersena, Positivo: Também
ganhos motores duradouros, redugdo da
dependéncia ventilatdria e melhora substancial
na sobrevida e qualidade de vida dos pacientes,
Negativo: Necessidade de doses ao longo de
toda a vida - ndo é dose Unica.

42 - Sim

52-Sim
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52 N3o
H4 anos atrds sofri junto com uma familia que
tema o L
eu nem conhecia, divulguei, fiz campanha,
20/10/2025 doei, tudo para que a filhinha dela tivesse a
chance de receber essa medicagdo até dois
aninhos e ter a melhora na qualidade de vida, a
doenca so6 foi diagnosticada apds os 6 meses e
por isso ndo poderia receber do SUS, ela
conseguiu, mas acompanhei muitas que ndo e
que tristeza ver criangas que podiam melhorar
e ndo podiam devido ao alto valor.do
medicamento, por isso eu considero a enorme
importancia dease medicamento poder ser
aplicado até os 2 anos de idade
Organizacdo da 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
. . Eu acho que esse medicamento deve ser
Sociedade Civil . )
incorporado pelo sus para isso conforme a sua
20/10/2025 bula, que é até os 2 anos de idade.
Iieresses [e 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Nao 42 - N3o 52_ N3o
Medicamento com comprovagdo cientifica de
tema o - o
eficacia quando administrado o mais rapido
20/10/2025 possivel é direito da sociedade., Sem a
incorporagdo ao SUS, um percentual muito
pequeno de pacientes consegue ter acesso e
uma melhora na qualidade de vida., Sendo
assim, é de suma importancia (pelo alto custo)
que seja disponibilizado na rede publica para
que todos os portadores tenham a
oportunidade de administragdo e rapido
controle da doenga.,
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 2_N3o
. Com toda certeza deve ser incorporado ao SUS, zolgensma, Positivo e facilidades: Minha filha tomou o nusinersena, Positivo: muito pouco ganho de
ou cuidador de X ; } ) .
. todas as criangas que tiveram acesso ao zolgensma aos dois anos de idade. Ela tem AME tipo2 e  forgca, com o zolgensma o ganho de forga da
paciente medicamento até os dois anos de idade desde entdo tem tido ganho de for¢a e aumento na minha filha foi muito maior, Negativo: modo de
20/10/2025 tiveram uma melhora significativa . atividade motora, assim como aumentou na capacidade  aplicagdo, sempre tinha que haver internagéo,
respiratéria também, com menos incidéncia de doengas  colocar acesso para anestesia, administragdo
respiratérias ., Negativo e dificuldades: nenhum resultado intratecal. O que estressava muito minha filha,
negativo fora o ambiente hospitalar, algumas vezes ela
ficou doente por pegar virus no hospital
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o a_Nio

ou cuidador de
paciente

20/10/2025

Esse medicamento por mais que ndo seja uma
cura,ele pode salvar vidas,inclusive a da minha
filha que sé tem 11 meses e esta aguardando
essa medicagdo , Sabemos que tempo para ela
é neurdnio e quanto antes ela tomar mais
evolugdo ela terd, Nos ajude a da uma
qualidade de vida para nossa filha

Spiranza, Positivo: A evolugdo da minha fia foi
muito grande quando comegou a tomar esse
medicamento, Ela foi diagnosticada
recentemente com apenas quase 10
meses,estamos tentando conseguir o
zolgensma para a evolugdo dela ser maioré¢é,
Negativo:
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
tema
20/10/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 52 N3o
EECER R Zolgensma precisa ser incorporado no SUS para Zolgensma, Positivo e facilidades: Estabilidade completa Spinraza, Positivo: Retardo na degeneragdo da
. criangas até dois anos ou mais, desde que da degeneragdo da doenga, progressos fisicos/musculares doenca e ganhos (timidos) em movimentos
paciente esteja dentro do limite de peso indicado pelo significativos, desenvolvimento motores e respiratérios e fisicos , , Negativo: Nenhum ,
20/10/2025 fabricante. Ndo faz sentido o Zolgensma ser exclusdo de risco de vida pds medicagdo , Negativo e
provisionado apenas para criangas com até 6 dificuldades: Nenhum
meses de vida, pois infelizmente, a doenga sé é
manifestada no organismo a partir dessa idade,
sendo assim, criangas diagnosticadas depois
dos 6 meses, sdo penalizadas. Sendo que, essa
é a Unica medicagdo que realmente estabiliza a
degeneragdo da doenga e fornece chances de
cura.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
, Acredito que o referido medicamento deve ser
saude . ) L
incorporado ao SUS para pacientes até dois
20/10/2025 anos levando em consideragéo,
principalmente, que a maioria dos diagndsticos
acontecem de forma tardia. Ademais, a bula do
medicamento indica o uso até os dois anos e
criangas que ja fizeram uso evidenciam os
beneficios adquiridos com a medicagdo.
Interessadono 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2 - Ndo 42 - N3o 52_ Do ponto de vista dos
tema gastos publicos, uma
crianga que tem acesso
20/10/2025 ao medicamento tende a
diminuir suas
necessidades de
intervengdes hospitalares
emais qualidade de vida
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2, Sim,, como profissional de satde, Qual: , Positivo e 2 - Sim, como profissional de salde, Qual:, 42 - N3o 52 N3o
, facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:
saude
20/10/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Todas 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 a_ N3o

ou cuidador de
paciente

20/10/2025

Toda crianga merece uma chance pra
sobreviver teria que ampliar pra mais idade
como a minha sobrinha diagnostica tardio e o
tempo passou ela tem 1 ano mais e merece
uma quantidade de vida melhor é¢ééé

criangas que usaram as medicag¢Ses pra AME tipo 1
ficaram bem entdo acridito que minha sobrinha também
vai ficar por favor libera pra crianga de até 2 anos,
Positivo e facilidades: Otima , Negativo e dificuldades:
Porque os exames sé ficaram prontos com 8 meses e s6
pode ser dado até 6 meses mais como ela iria tomar se ja
tinha passado

Com a Ripospam , Positivo: Ela ndo se mexia
agora esta mexendo melhor éé, Negativo: Ndo
teve nada negativo sé positivo
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 42 - N3o 52_ N3o
tema E um medicamento que pode definir o futuro

das criangas com essa doenga
20/10/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:, Positivo e 32 - Sim, como cuidador ou responsével, Qual:, 4a_ N30 52 N3o
A cuidaldor e Deve ser incorporado pelo sus por ser bastante facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:

S importando para a vida da crianga

paciente
21/10/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o 2 _N3o
tema E importante a inclusdo deste medicamento ao

SuUS.
21/10/2025
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:, Positivo e 32 - Sim, como profissional de satde, Qual:, 42 - N3o 52 N3o
saude O Zolgensma representa ndo apenas um facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:

avango cientifico, mas uma oportunidade real
21/10/2025 de salvar vidas e devolver dignidade a criangas

com Atrofia Muscular Espinhal. Sua

incorporagdo ao SUS é um dever ético e social,

pois 0 acesso a uma terapia curativa ndo pode

ser privilégio de quem tem recursos, mas um

direito de todos que dependem da satde

publica.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: , Positivo e 32 - Sim, como profissional de saude, Qual:, 42 - N3o 2 _Nio

saude

21/10/2025

facilidades: , Negativo e dificuldades:

Positivo: , Negativo:
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