Ministério da Saude
Secretaria de Atencao Especializada a Saude
Departamento de Atencao Especializada e Tematica
Coordenacao-Geral de Doencas Raras

NOTA TECNICA N2 42/2026-CGRAR/DAET/SAES/MS

1. ASSUNTO

1.1. Orientar profissionais da saude, gestores e demais envolvidos sobre o
fluxo adequado para solicitagdgo de terapia génica com Onasemnogeno
Abeparvoveque (Zolgensma®) no ambito do Sistema Unico de Saude (SUS).

2. ANALISE

2.1. A Atrofia Muscular Espinhal (AME) é uma doenca genética rara, de
carater autossdmico recessivo, caracterizada pela degeneracao progressiva dos
neurdnios motores, o que leva a fraqueza muscular e atrofia. A AME do tipo 1 é a
forma mais grave e de inicio precoce, frequentemente resultando em dificuldades
respiratérias e motoras, com impacto significativo na qualidade de vida e na
sobrevida dos pacientes.

2.2. A gravidade da Atrofia Muscular Espinhal (AME) 5q é determinada
principalmente pelo nimero de cépias do gene SMN2, que funciona como um
modulador da doenca. Para um detalhamento progndéstico mais preciso, a AME 5q
Tipo 1 pode ser subdividida clinicamente (em 1a/0, 1b e 1c). O subtipo AME 5q tipo
la, também denominado Tipo 0, é a forma mais severa. Geneticamente, isso se
explica porque esses individuos apresentam, geralmente, apenas 1 (uma) cépia do
gene SMN2. Essa Unica cépia é insuficiente para produzir a proteina funcional
necessaria, o que resulta na auséncia total de marcos de desenvolvimento motor. A
apresentacao clinica é grave, com inicio pré-natal, e sintomas de hipotonia profunda
e insuficiéncia respiratéria evidentes imediatamente apds o nascimento. O exame
fisico revela arreflexia, diplegia facial, contraturas articulares e, frequentemente,
defeitos do septo interatrial. Sem intervencao, a doenca evolui para o ébito neonatal
precoce.

2.3. Pacientes com AME tipo 1b geralmente apresentam 2 (duas) cdépias do
gene SMN2, com inicio dos sintomas antes dos 3 meses de idade, com controle
cefdlico pobre ou ausente, problemas respiratérios e alimentares, geralmente com
evolucao letal no segundo ou terceiro ano de vida. Pacientes com AME tipo 1c
apresentam usualmente 3 (trés) cépias do gene SMN2, com aparecimento dos
sintomas depois dos 3 meses, podendo apresentar controle cefdlico e problemas
respiratérios e alimentares que atingem um platé nos primeiros dois anos. Além das
cépias de SMN2, a idade no inicio da doenca, funcdao motora e respiratéria deve ser
avaliada.

Quadro 1: Caracteristicas gerais da AME 5qg Tipo 1
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2.4. Por tratar-se de uma condicao clinica neurodegenerativa progressiva, 0s

cuidados desuportee tratamentos médicos especializados sdao fundamentais,
levando ao aumento da expectativa e da qualidade de vida dos pacientes com AME
5. Estudos da histéria natural da doenca comprovam que houve aumento
significativo da expectativa e qualidade de vida de individuos com AME 5q a partir
da disponibilidade de cuidados de suporte e terapéuticos.

2.5. A AME é uma doenca complexa cujo cuidado em saude envolve
abordagens multiprofissionais e multi-especialidades. Uma conduta multidisciplinar
é o elemento-chave na atencdo aos pacientes com esta doenca, incluindo
nutricionistas, enfermeiros, fonoaudidlogos e fisioterapeutas, além de outros
cuidados em saude.

3. ORIENTACOES GERAIS

3.1. A Portaria Conjunta SAES/SECTICS n2 3, de 20 de marco de 2025
atualizou o PCDT da AME 5q tipos 1 e 2, prevendo a disponibilizacao dos
medicamentos Nusinersena, Risdiplam e Onasemnogeno Abeparvoveque
(Zolgensma®), no ambito do SUS, para tratamento da doenca.

3.2. As indicacOes terapéuticas de cada medicamento devem ser avaliadas
caso a caso, permitindo que haja escolha e decisao conjunta, entre a equipe médica
e a familia do paciente, do melhor medicamento para o caso, levando-se em
consideracao os potenciais beneficios, os riscos e as particularidades clinicas de
cada um dos medicamentos.

3.3. No que se refere ao uso de Onasemnogeno Abeparvoveque
(Zolgensma®), o PCDT prevé a possibilidade de uso prévio - mas nao combinado -
de Nusinersena ou de Risdiplam antes de sua infusao, desde que sejam observados
os critérios clinicos e administrativos definidos pelo Ministério da Saude. Essa
previsao visa garantir a continuidade do cuidado e a adequacao do tratamento a
condicao clinica do paciente, conforme as diretrizes estabelecidas no protocolo.

3.4. Informacdes detalhadas sobre as terapias para os casos de AME estao
disponiveis no PCDT da AME 5q tipos 1 e 2.

4. DIAGNOSTICO

4.1. O diagndstico de pacientes com suspeita de AME tipo 1 serd realizado

por meio de avaliacao clinica detalhada, com base na identificacao precoce de sinais
e sintomas caracteristicos da doenca, como fragueza muscular progressiva,
hipotonia e dificuldades motoras.

4.2. A confirmacao diagndstica devera ser obtida mediante testes genéticos
especificos:

| - Deteccdao de mutacdes bialélicas no geneSMN1, com até 3
(trés) copias do gene SMN2 por meio de MLPA (Multiplex Ligation-
dependent Probe Amplification).

4.3. O exame genético para deteccao da mutacao podera ser realizado pelo
Programa Nacional de Triagem Neonatal, quando disponivel, por laboratérios
publicos ou privados, ou por Programa de Suporte ao Paciente (PSP), desde que haja
solicitacao.

5. CRITERIOS DE INCLUSAO PARA INDICACAO DO ONASEMNOGENO
ABEPARVOVEQUE (ZOLGENSMA®) NO SUS CONFORME PCDT DA AME 5Q
TIPOS 1E 2




5.1. Serdo critérios de inclusao, conforme o PCDT da AME 5q tipo 1 e 2 para
solicitacao de onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®) no SUS:

| - Individuos de ambos os sexos, com até seis meses de idade (na
data de prescricao do medicamento, conforme informado no Anexo Il),
diagnéstico genético confirmado de AME 5q tipo 1, com até trés cépias
de SMN2, desde que nao estejam em ventilacdo mecanica invasiva por
mais de 16 horas por dia. O uso podera ser realizado em individuos
pré-sintomaticos ou sintomaticos;

Il - Pré-sintomaticos: diagndstico genético confirmado de AME 5q e
presenca de até trés cépias de SMN2;

Il -  Sintomaticos: diagndstico genético confirmado de AME 5q,
presenca de até trés cdpias de SMN2 e inicio dos sintomas até o sexto

més de vida;

Vv - Infusdo na idade méxima de 6 (seis) meses e 29 dias;

V - Paciente em condicdes clinicas adequadaspara a infusao,
conforme indicado nos protocolos do SUS;

VI -  Titulo de anticorpos contra o virus adeno-associado sorotipo 9
(AAV9) inferior a 1:50;

VIl - Funcao de degluticao preservada;

VIII - Auséncia de infeccao viral ativa, sorologias negativas (incluindo

a imunodeficiéncia humana (HIV) ou sorologia positiva para hepatite B
ou C, Zika virus, dentre outros); e

IX- Andlise quanto as outras condicdes clinicas que possam
comprometer a seguranca do procedimento.

6. PROGRAMA DE SUPORTE AO PACIENTE (PSP)

6.1. No ambito do contrato firmado entre o Ministério da Saude e a empresa

fornecedora do Onasemnogeno Abeparvoveque (Zolgensma®) (Contrato n. @
236/2025) esta previsto um Programa de Suporte ao Paciente (PSP). Seu inteiro teor

pode ser consultado por meio do portal eletrénico
https://saude.novartis.com.br/programabemestar/.
6.2. O PSP tem como finalidade oferecer suporte e acompanhamento aos

participantes cadastrados ao longo de sua jornada de saude e tratamento de AME. O
programa visa disponibilizar servicos e informacdes relacionadas a saude, bem
como orientacoes especificas para a otimizacao do tratamento.

6.3. Durante o periodo de vigéncia do contrato, a empresa se
compromete a realizar os seguintes exames:

| - Deteccdao de mutacoes bialélicas no geneSMN1, por meio da
técnica MLPA (Multiplex Ligation-dependent Probe Amplification); e

Il - Pesquisa de anticorpos contra o virus adeno-associado sorotipo
9 (AAV9).

6.4. Adicionalmente, o PSP devera fornecer, pelo periodo de 24
meses (29/07/2025 a 29/07/2027) os seguintes exames e servicos, a fim de
viabilizar a infusao:

| - Apoio logistico, incluindo transporte e hospedagem para o
paciente e até dois acompanhantes, por até 15 dias, com o objetivo de
facilitar o acesso ao centro de referéncia para realizacao da infusao da
terapia génica;


https://saude.novartis.com.br/programabemestar/

Il - Exames laboratoriais pré e pés-infusao, compreendendo
avaliacdo da funcao hepdtica (ALT, AST, bilirrubina total, Gama-GT);
hemograma completo (incluindo hemoglobina e contagem de
plaquetas), tempo de protrombina, PTT (tempo de tromboplastina
parcial ativado) razao normalizada internacional (RNI), troponina |,
avaliacao da funcao renal (creatinina, albumina e ureia); e

I - Apoio psicossocial (atendimento psicolégico, acompanhante
especializado).

6.4.1. Os exames ofertados pelo PSP podem ser solicitados em todas as
etapas de uso da terapia génica (avaliacdo de elegibilidade, pré-infusao e
monitoramento pés-infusao), conforme regras e critérios estabelecidos na
plataforma por meio do portal eletrénico
https://saude.novartis.com.br/programabemestar/.

6.5. Ressalta-se que a solicitacdo de apoio pelo PSP serd aceita
exclusivamente mediante solicitacao formal do profissional médico que acompanha
0 paciente.

7. COMPETENCIA PRIVATIVA DOS SERVICOS DE TERAPIA GENICA

7.1. O Servico de Terapia Génica, instituido pela Portaria GM/MS n? 3.080, de
29 de julho de 2025, devidamente habilitado pelo Ministério da Saude e aprovado
pelo Comité Gestor da Terapia Génica, constitui instancia assistencial especializada
e exclusiva no ambito do Sistema Unico de Salde para avaliacdo, indicacdo,
administracao e acompanhamento de pacientes elegiveis a terapia com
onasemnogeno abeparvoveque.

7.2. Compete exclusivamente ao Servico de Terapia Génica:

| - realizar a avaliacao diagndstica e a confirmacao da
elegibilidade clinica do paciente, conforme critérios estabelecidos em
protocolo clinico vigente;

Il - formalizar a solicitacdao da terapia génica junto ao Ministério da
Saude, mediante preenchimento dos instrumentos exigidos e insercao
da documentacao comprobatéria pertinente;

Il - proceder a prescricdo médica da terapia génica, em
conformidade com os critérios técnicos estabelecidos no PCDT;

IV - realizar a infusao do medicamento em ambiente assistencial
adequado e sob supervisao de equipe especializada;

V - executar o monitoramento clinico do paciente, incluindo
avaliacao funcional, laboratorial e acompanhamento da evolucao
clinica;

VI - manter registro sistematico e atualizado das informacdes

clinicas, laboratoriais e assistenciais, assegurando rastreabilidade e
integridade dos dados;

VIl - cumprir as obrigacdes de envio de informacdes ao Ministério da
Saude, nos prazos e formatos estabelecidos.

7.3. Exclusividade da solicitacao no ambito do SUS

7.3.1. A solicitacdo da terapia génica no ambito do Sistema Unico de Saude é

ato privativo do Servico de Terapia Génica habilitado, ndo sendo admitido o
processamento, autorizacao ou registro de solicitacdes oriundas de outros servicos,
profissionais ou unidades de saude.
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7.3.2. Os demais pontos da rede assistencial poderao identificar casos
suspeitos, realizar encaminhamentos, providenciar exames e prestar cuidado
compartilhado, cabendo ao Servico de Terapia Génica o acolhimento, infusao e
coordenacao clinica colaborativa do caso para que realize a submissao dos relatérios
obrigatdrios previstos nessa Nota Técnica.

7.4. Responsabilidade assistencial e coordenacao do cuidado

7.4.1. A partir do aceite formal do paciente para realizacao da infusao, o
Servico de Terapia Génica assume a coordenacao assistencial do caso, incluindo:

| - acompanhamento clinico longitudinal;

Il - monitoramento de desfechos relacionados a terapia por 05
(cinco) anos;

Il - prestacdo de informacdes ao Ministério da Saude.

7.4.2. A coordenacao assistencial pelo Servico de Terapia Génica abrange todo
o periodo relacionado a terapia génica, desde a confirmacao de elegibilidade até o
acompanhamento pds-infusao.

7.4.3. A execucao de atos assistenciais por outros pontos da rede nao afasta
suas responsabilidades préprias, devendo tais acdes ocorrer de forma articulada e
sob coordenacao do Servico de Terapia Génica.

7.5. Monitoramento e notificacao de intercorréncias

7.5.1. O Servico de Terapia Génica devera assegurar o monitoramento
continuo do paciente e a comunicacao tempestiva ao Ministério da Saulde de
intercorréncias clinicas relevantes, incluindo, mas nao se limitando a:

| - necessidade de internacao hospitalar;
Il - alteracdes clinicas ou laboratoriais significativas;
- ocorréncia de eventos adversos;

IV - perda de seguimento;
V - obito.
7.6. O acompanhamento clinico do paciente apos a infusao constitui

etapa obrigatdéria do tratamento, sob responsabilidade do Servico de
Terapia Génica.

7.6.1. O acompanhamento devera incluir, obrigatoriamente:

| - registro sistematico e envio dos dados de evolucao clinica e dos
desfechos do tratamento;

Il - monitoramento clinico mensal durante os primeiros 12 (doze)
meses apds a infusdao, com registro e envio periddico das informacodes
de evolucao clinica;

[ - elaboracao e envio de relatério consolidado referente ao marco
de 12 (doze) meses, nao substitutivo ao monitoramento mensal
previsto no inciso lIl;

IV - elaboracao e envio de relatérios de acompanhamento nos
marcos temporais de 24 (vinte e quatro), 36 (trinta e seis) e 48
(quarenta e oito) meses, conforme diretrizes do Ministério da Saude.

7.7. Competéncias da farmacia vinculada ao Servico de Terapia

7.7.1. Compete a farmacia vinculada ao Servico de Terapia Génica:



| - receber, conferir e armazenar o medicamento, assegurando a
manutencao das condicdbes de conservacao estabelecidas pelo
fabricante;

Il - preparar e disponibilizar o medicamento para infusao, conforme
prescricao médica e protocolos técnicos vigentes;

I - garantir a rastreabilidade do produto, incluindo o registro de
lote, validade, condicdes de recebimento e dispensacao;

IV - realizar a dispensacao do medicamento exclusivamente para
uso no ambito do Servico de Terapia Génica;

V - manter registro documental das etapas de recebimento,
armazenamento, preparo e dispensacao, para fins de controle,
auditoria e rastreabilidade;

VI -  assegurar que a liberacao do medicamento para infusao ocorra
exclusivamente apdés confirmacdo formal de autorizacdo para
administracao, condicionada ao recebimento, por meio do e-mail
institucional monitoramento.infusao@saude.gov.br da comunicacao
oficial de autorizacao de infusao emitida pela Secretaria do Comité
Gestor;

VIl - preencher, validar e assinar o Comprovante de Recebimento da
Medicacao, conforme modelo padronizado constante no Anexo VI,
garantindo a consisténcia das informacdes e o adequado registro para
fins de auditoria e comprovacao técnico-assistencial.

8. ACESSO DO PACIENTE AOS SERVICOS DE TERAPIA GENICA

8.1. O acesso do paciente aos Servicos de Terapia Génica somente podera
ocorrer mediante encaminhamento realizado por profissional médico, seja da rede
publica ou privada, que tenha indicado o uso da terapia génica onasemnogeno
abeparvoveque (Zolgensma®).

8.2. Destaca-se que compete de forma exclusiva aos gestores estaduais,
municipais e do Distrito Federal estabelecer, regulamentar e operacionalizar os
critérios e fluxos de regulacdo necessarios para garantir o acesso adequado ao
Servico de Terapia Génica, sempre em estrita conformidade com as normativas
federais vigentes, observando-se o PCDT de AME e as Notas Técnicas do Ministério
da Saude, em conformidade com a Portaria GM/MS n? 1.559, de 12 de agosto de
2008, a qual regulamenta o sistema de regulacao e acesso aos servicos de salde.

9. ETAPA PRE - INFUSAO: CRITERIOS E DOCUMENTOS PARA
SOLICITACAO DO ONASEMNOGENO ABEPARVOVEQUE (ZOLGENSMA®) NO
SuUsS

9.1. Ap6s a avaliacdo e a decisao pela prescricao do onasemnogeno
abeparvoveque (Zolgensma®) pelo Servico de Terapia Génica, instituido pela
Portaria GM/MS n?2 3.080, de 29 de julho de 2025, o servico devera obrigatoriamente
encaminhar para o e-mail institucional: monitoramento.infusao@saude.gov.br a
seguinte documentacao:

1. Prescricao médica (Modelo no Anexo I) do medicamento: o profissional
médico devera seguir o disposto na Resolugao CFM n? 2.381/2024,

gue descreve os requisitos documentais essenciais para a prescricao,
gue obrigatoriamente devera conter os seguintes itens:

a) ldentificacao do médico: nome e CRM/UF;
b) Registro de Qualificacao de Especialista (RQE), quando houver;



c) ldentificacao do paciente: nome, data de nascimento, numero do
CPF e endereco completo;

d)ldentificacao da mae: nome;

e) ldentificacao do responsdvel: nome, endereco completo e telefone
para contato;

f) Cartdao Nacional de Saude (CNS) se houver;
g)Data de emissao da Prescricao Médica;
h)Assinatura qualificada do médico, quando documento eletrénico;

i) Assinatura e carimbo ou ndmero de registro no Conselho Regional
de Medicina, quando manuscrito;

j) Dados de contato profissional (telefone e e-mail); e
k) Endereco profissional ou residencial do médico.

Essa exigéncia visa garantir a qualidade da assisténcia, a correta
aplicacao dos protocolos clinicos e a adequada utilizacdo dos recursos do Sistema
Unico de Saude (SUS). A atuacéo fora desses parametros pode resultar em glosas
administrativas, negativa de faturamento e responsabilizacao ética e legal dos
envolvidos.

2. Relatério da primeira consulta, com todos os campos preenchidos ou
justificados, obrigatoriamente, conforme modelo estabelecido pelo MS (Modelo no
Anexo Il);

3. Exame genético confirmatdério do diagndstico molecular;

4. Exame de anticorpos anti-AAV9 com resultado = 1:50, com validade
maxima de 30 (trinta) dias, sendo obrigatdria sua vigéncia entre a realizacao do
exame e a infusao da terapia;

5.Exames comprobatérios de auséncia de infeccao viral ativa e
sorologias (incluindo a imunodeficiéncia humana (HIV) hepatite B ou C, Zika virus,
dentre outros conforme critério do médico);

6. Exames laboratoriais para solicitacao da medicacao compreendendo
avaliacao da funcao hepatica (ALT, AST, bilirrubina total, Gama-GT); hemograma
completo (incluindo hemoglobina e contagem de plaquetas), tempo de protrombina,
PTT (tempo de tromboplastina parcial ativado) razao normalizada internacional
(RNI), troponina I, avaliacao da funcao renal (creatinina, albumina e ureia). Somente
serao aceitos exames realizados no periodo maximo de 30 (trinta) dias anteriores a
data de formalizacao da solicitacao da terapia, considerada a data de envio ao e-
mail institucional monitoramento.infusao@saude.gov.br; e

7.Cartao de vacina, pagina status vacinal.

9.2. A confirmacao diagndstica deve ser registrada no prontuario do paciente,
com toda a documentacao pertinente anexada. O servico deve garantir a
atualizacao continua dessas informacdes no prontudrio clinico e, quando exigido,
nos sistemas oficiais de notificacao.

10. ETAPA DE INFUSAO DO O NASEMNOGENO
ABEPARVOVEQUE (ZOLGENSMA®) NO SUS

10.1. A etapa de infusao da terapia génica onasemnogeno abeparvoveque
(Zolgensma®) somente podera ser iniciada apds autorizacao formal da Secretaria
Executiva do Comité  Gestor, por meio do e-mail institucional:
monitoramento.infusao@saude.gov.br.



10.2. Apds a concessao da autorizacao, o Servico de Terapia Génica devera
cumprir, de forma obrigatéria e sequencial, todas as etapas descritas a seqguir, a fim
de assegurar a execucao adequada, segura e regular do procedimento.

10.3. O cumprimento integral dessas etapas constitui requisito indispensavel
para a administracdo e registro da terapia no ambito do Sistema Unico de Saude
(SUS).

| - Garantia de leito para a infusao:

10.3.1. Antes da realizacdao da infusdo, o Servico de Terapia Génica deve
obrigatoriamente garantir a disponibilidade de leito adequado para a internacao do
paciente e para a administracao da terapia.

- Formalizacao do Termo de Consentimento Livre e
Esclarecido (TCLE):

10.3.2. O Servico de Terapia Génica deve formalizar o TCLE, elaborado pelo
Ministério da Saude e especifico para a infusao.

10.3.3. O documento deve estar assinado pelo responsavel do paciente,
conforme modelo constante no Anexo lll.

10.3.4. A auséncia do TCLE devidamente assinado impede a realizacao da
infusao e a gravacao do video da avaliacao funcional.

- Avaliacao laboratorial

10.3.5. O Servico de Terapia Génica deve realizar, no ato da internacao do
paciente e com antecedéncia minima de 24 (vinte e quatro) horas da
administracao da medicacao, novos exames laboratoriais, sendo vedada a utilizacao
de quaisquer exames realizados anteriormente a data da internacao,
compreendendo: avaliacao da funcao hepatica (ALT, AST, bilirrubina total, Gama-
GT); hemograma completo (incluindo hemoglobina e contagem de plagquetas),
tempo de protrombina, PTT (tempo de tromboplastina parcial ativado) razao
normalizada internacional (RNI), troponina |, avaliacao da funcao renal (creatinina,
albumina e ureia).

10.4. V- Avaliacao funcional do paciente:

10.4.1. O Servico de Terapia Génica deve realizar a avaliacao funcional
completa do paciente e registra-la no formuldrio préprio, conforme estabelecido na
Nota Técnica n? 305/2025 (Anexo IV).

10.4.2. O registro deve estar integralmente preenchido e conter todas as
informacdes obrigatdrias previstas nas diretrizes na Nota Técnica.

10.5. V- Condicao para infusao do medicamento ao Servico de
Terapia Génica:

10.5.1. A infusdo da terapia génica onasemnogeno abeparvoveque
(Zolgensma®) pelo Servico de Terapia Génica esta condicionada ao envio prévio dos
seguintes documentos:

a)Avaliacao laboratorial;

b)Avaliacao Funcional (Anexo IV desta Nota Técnica [Instrumento de
Avaliacao da Funcao Motora]) do paciente; e

c) Termo de Consentimento Livre e Esclarecido (TCLE).

10.5.2. A avaliacao deve ser realizada, registrada e enviada com antecedéncia
minima de 24 (vinte e quatro) horas em relacao a data programada para a infusao.

10.5.3. O nao cumprimento deste prazo inviabiliza a realizacao da infusao.



10.5.4. Qualquer intercorréncia ou alteracao no quadro clinico do paciente que
possa impactar, interromper ou inviabilizar o prosseguimento da solicitacdo devera
ser comunicada de forma imediata e exclusiva a Secretaria Executiva do Comité
Gestor por meio do e-mail institucional monitoramento.infusao@saude.gov.br.

10.5.5. Ressalta-se que a administracao/infusao do medicamento somente
poderd ocorrer apdés a liberacao formal emitida pela Secretaria do Comité Gestor e
enviada, exclusivamente pelo e-mail

institucional, monitoramento.infusao@saude.gov.br, ao responsavel pela farmécia
do Servico de Terapia Génica.

11. ETAPA POS - INFUSAO DO ONASEMNOGENO
ABEPARVOVEQUE (ZOLGENSMA®) NO SUS
11.1. Apdés a realizacao da infusao da terapia génica onasemnogeno

abeparvoveque (Zolgensma®), o Servico de Terapia Génica deve cumprir
obrigatoriamente as seguintes etapas, a fim de assegurar o registro adequado do
procedimento e a rastreabilidade do medicamento no &mbito do Sistema Unico de
Saude (SUS):

| - Formulario de Comprovante de Recebimento da
Medicacao:

11.1.0.1. Enviar o comprovante de recebimento da medicacao, conforme o
modelo estabelecido no Anexo VI, contendo obrigatoriamente:

a) data do recebimento;

b)nome completo e assinatura legivel do profissional responsavel pelo
recebimento; e

c) identificacao clara do lote, quantidade e condicdes de recebimento
dos frascos.

11.1.0.2. O comprovante deve ser anexado ao prontudrio do paciente e mantido
arquivado para fins de auditoria e rastreabilidade.

- Relatdério de Monitoramento e Desfechos Pos-Infusao:

11.1.0.3. Elaborar e disponibilizar o Relatério de Monitoramento e Desfechos Pos-
Infusdao (Anexo Xll), com prazo de até 72 horas apés a infusao, conforme o modelo
estabelecido no Anexo VII, contendo todas as informacdes clinicas obrigatorias
relacionadas ao procedimento, a evolucao do paciente e as orientacdes para
continuidade do acompanhamento.

11.1.0.4. O documento deve estar integralmente preenchido e devidamente
assinado e carimbado pelo médico responsavel, por meio de assinatura fisica ou
eletrbnica com validade juridica, nos termos da legislacao vigente.

12. MONITORAMENTO POS INFUSAO DO PACIENTE:

12.1. Compete ao Servico de Terapia Génica a coordenacao do
acompanhamento clinico do paciente, a consolidacao das informacdes no Relatério
de Acompanhamento Pés-Infusao e o envio mensal dessas informacdes ao Ministério
da Salde, ainda que a estruturacdo deste acompanhamento clinico preveja a
atuacao de equipe local de origem do paciente.

12.2. O acompanhamento clinico devera ser conduzido exclusivamente pelo
Servico de Terapia Génica habilitado, observando as etapas a seguir.

12.3. Do primeiro més ao terceiro més (12 a 122 semanas pdés-infusao): A
crianca devera realizar, obrigatoriamente, exames laboratoriais semanais e
consultas médicas mensais, presenciais ou por teleconsulta, no Servico de Terapia



Génica habilitado onde ocorreu a infusdao ou em local indicado pela equipe
responsavel.

12.3.1. O Servico de Terapia Génica devera encaminhar:

| - Anexo VIII, referente ao 12 (primeiro) més pés-infusao e laudos
laboratoriais dos exames realizados pelo paciente;

Il - Anexo X, referente ao 29 (segundo) més pés-infusao e laudos
laboratoriais dos exames realizados pelo paciente;

Il -  Anexo X, referente ao 32 (terceiro) més pés-infusao e laudos
laboratoriais dos exames realizados pelo paciente.

IV- O anexo deve estar integralmente preenchido e devidamente
assinado e carimbado pelo médico responsdvel, por meio de
assinatura fisica ou eletrénica com validade juridica, nos termos da
legislacao vigente e o0s laudos laboratorias deverao conter a
assinatura do laboratério executor, mesmo que sejam realizados no
laboratério do servico onde ocorreu a infusao.

12.3.2. Os exames laboratoriais semanais sao obrigatérios e constituem etapa
indispensavel para o monitoramento da resposta ao tratamento e para a deteccao
precoce de possiveis complicacoes.

12.3.3. Nota: Exames laboratoriais obrigatérios: funcao hepatica (ALT, AST,
bilirrubina total e Gama-GT), hemograma completo (incluindo hemoglobina e
contagem de plaquetas), tempo de protrombina, tempo de tromboplastina parcial
ativado (PTT), razao normalizada internacional (RNI), troponina | e avaliacao da
funcao renal (creatinina, albumina e ureia) — devem ser realizados semanalmente,
independentemente da realizacao da consulta presencial. Ressalta-se que tais
exames estao previstos no PSP e poderao ser previamente agendados, desde que
haja a solicitacao médica.

12.4. Do quarto ao décimo segundo més: A crianca devera realizar,
obrigatoriamente, consultas médicas mensais, presenciais ou por teleconsulta, no
Servico de Terapia Génica habilitado onde ocorreu a infusao ou em local indicado
pela equipe responsavel, bem como avaliacao laboratorial mensal.

12.4.1. Os exames laboratoriais mensais sao obrigatérios e constituem etapa
indispensavel para o monitoramento da resposta ao tratamento e para a deteccao
precoce de possiveis complicacoes.

12.4.2. Nota: Exames laboratoriais obrigatérios: funcao hepatica (ALT, AST,
bilirrubina total, Gama-GT); hemograma completo (incluindo hemoglobina e
contagem de plaquetas), tempo de protrombina, PTT (tempo de tromboplastina
parcial ativado) razao normalizada internacional (RNI), troponina |, avaliacao da
funcao renal (creatinina, albumina e ureia). Ressalta-se que tais exames estao
previstos no PSP e poderao ser previamente agendados, desde que haja a
solicitacao médica.

12.4.3. O Servico de Terapia Génica devera encaminhar:
| - Anexo Xl: referente ao periodo do 42 ao 122 més pds-infusao.

Il - O anexo devem estar integralmente preenchido e devidamente
assinado e carimbado pelo médico responsavel, por meio de
assinatura fisica ou eletrénica com validade juridica, nos termos da
legislagcao vigente.

12.5. Todos os anexos devem ser enviados, exclusivamente, para o e-mail
institucional monitoramento.infusao@saude.gov.br, dentro do prazo definido para



cada etapa.

12.6. Apds completar 12 meses da terapia, o acompanhamento passara a ser
anual, pelo periodo de cinco anos consecutivos, com consultas realizadas na mesma
unidade publica em que ocorreu o tratamento, ou em outro local indicado pelo
médico, desde que seja habilitado como Servico de Terapia Génica, garantindo
monitoramento continuo, seguro e rastreavel da salde da crianca.

12.7. Toda a documentacao deve ser anexada ao prontudrio do paciente e
mantida arquivada para fins de auditoria e rastreabilidade.
13. FLUXO OPERACIONAL PARA SOLICITACAO DO ONASEMNOGENO

ABEPARVOVEQUE (ZOLGENSMA®)
| - Envio da Documentacao

13.0.1. Os documentos obrigatérios previstos nesta Nota Técnica devem ser
reunidos em um Unico arquivo em formato PDF e enviados para o e-mail
institucional: monitoramento.infusao@saude.gov.br.

- Confirmacao de Recebimento e Andlise Inicial

13.0.2. Apbés o envio, o Comité Gestor confirmard o recebimento da
documentacao ao Servico de Terapia Génica solicitante por e-mail e dara
continuidade ao tramite administrativo, encaminhando os documentos ao Comité
Técnico Independente.

13.1. - Aguardar Retorno do Comité Gestor

13.1.1. Durante a tramitacao administrativa, o Servico de Terapia Génica
solicitante devera aguardar manifestacao formal do Comité Gestor, enviada por e-
mail, informando a viabilidade ou nao do atendimento da solicitacao.

13.1.2. Ressalta-se que somente apds o recebimento, pelo Comité Gestor, do e-
mail que confirma a viabilidade da solicitacao, o Servico de Terapia Génica estara
autorizado a comunicar o paciente e seu responsavel acerca da possibilidade de
continuidade do processo. Essa etapa € imprescindivel para preservar a seguranca
informacional da familia e evitar qualquer interpretacao prematura sobre a
continuidade do tratamento.

13.2. V- Analise Técnica

13.2.1. O Comité Técnico Independente analisard e validara os dados
encaminhados pelo médico do Servico de Terapia Génica, observando integralmente
os critérios estabelecidos no PCDT da AME e as disposicoes do Contrato n¢
236/2025.

13.3. V- Decisao do Comité Gestor

13.3.1. Com base no parecer técnico emitido pelo Comité Técnico Independente,
o Comité Gestor adotara uma das seguintes conclusoes:

13.3.1.1. Atesto positivo: o Comité Gestor enviara e-mail ao Servico de Terapia
Génica solicitante comunicando a aprovacao da solicitacao e solicitando o
preenchimento do Relatério de Solicitacdo de Fabricacdo do Onasemnogeno
Abeparvoveque (Zolgensma®) Anexo V devidamente preenchido.

13.3.1.2. A data prevista da infusao deve considerar o prazo de 10 (dez) dias
corridos necessario para a fabricacao e entrega do medicamento ao Servico de
Terapia Génica, além de observar a idade maxima permitida para a administracao
do onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®), conforme estabelecido no PCDT
da AME.

13.3.1.3. Atesto negativo: o Comité Gestor enviara e-mail ao Servico de Terapia



Génica solicitante apresentando a justificativa da negativa.
13.4. VI- Formulario de Solicitacao de Fabricacao:

13.4.1. Apébs o recebimento da comunicacao da Secretaria Executiva do Comité
Gestor, o0 médico do Servico de Terapia Génica habilitado deverd enviar o Formulario
de Solicitacao de Fabricacao do Onasemnogeno Abeparvoveque (Zolgensma®)
Anexo V devidamente preenchido, conforme o modelo estabelecido no Anexo V,
contendo todas as informacdes obrigatérias.

13.4.2. Qualquer omissdao de dados obrigatérios ou auséncia de justificativa
adequada resultard na glosa da solicitacao.

13.4.3. Orientacoes Apds Aprovacao

13.4.4. Apds o recebimento da comunicacao da Secretaria Executiva do Comité
Gestor, o médico do Servico de Terapia Génica habilitado devera adotar as
providéncias necessarias para a realizacdao da infusdao da terapia, observando
estritamente as disposicdes desta Nota Técnica e de suas eventuais atualizacoes.

13.4.5. As atualizacbes serao formalmente encaminhadas aos servicos
habilitados e disponibilizadas na pagina de Doencas Raras do Ministério da Saude:

https://www.gov.br/saude/pt-br/composicao/saes/doencas-raras.

13.4.6. Nos termos da Portaria GM/MS n? 3.080, de 29 de julho de 2025, a
infusdo do medicamento é restrita a médicos especialistas em Genética Médica,
Neurologia (adulto ou pediatrica) ou Neurocirurgia, com Registro de Qualificacao de
Especialista (RQE) ativo, vinculo formal com unidade habilitada como Servico de
Terapia Génica e aprovacao pelo Comité Gestor.

13.4.7. Qualquer intercorréncia ou alteracao no quadro clinico do paciente que
possa impactar, interromper ou inviabilizar o prosseguimento da solicitacao devera
ser comunicada de forma imediata e exclusiva a Secretaria Executiva do Comité
Gestor.

NM1]O CBO do profissional de Neurologia e de Neuropediatria € o mesmo.

14. CONCLUSAO

14.1. Fica estabelecido que a solicitacao de Onasemnogeno Abeparvoveque
(Zolgensma®) deve, obrigatoriamente, observar os critérios de elegibilidade e a
documentacao previstos no PCDT AME 5q (tipos 1 e 2), bem como cumprir os
tramites administrativos definidos nesta Nota Técnica. A administracdo da terapia
devera ocorrer em servico habilitado e registrado no CNES. A indicacao clinica deve
ser individualizada, com decisao compartilhada entre o prescritor e a familia. Devem
ser assegurados monitoramento pré/intra/pds-infusdao, registro padronizado de
desfechos e farmacovigilancia ativa, conforme a governanca definida pelo MS. Com
essas medidas, garante-se acesso equitativo, seguranca e efetividade do tratamento
no ambito do SUS.

NATAN MONSORES DE SA
Coordenador-Geral
Coordenacao-Geral de Doencas Raras - CGRAR/DAET/SAES/MS

ARTHUR LOBATO BARRETO MELLO
Diretor
Departamento de Atencao Especializada e Tematica - DAET/SAES/MS
Secretaria de Atencao Especializada a Saude - SAES/MS
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