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NOTA TECNICA 3741

IDENTIFICACAO DA REQUISICAO
CAMARA/VARA: 22 Vara Civel da Infancia e da Juventude
COMARCA: Belo Horizonte
| - DADOS COMPLEMENTARES A REQUISICAO:
IDADE: 05 anos
PEDIDO DA AGAO: bitartrato de cisteamina
DOENCA(S) INFORMADA(S): Cistinose Nefropatica
FINALIDADE / INDICAGAO: tratamento da doenca
REGISTRO NO CONSELHO PROFISSIONAL: CRMSP - 49436
NUMERO DA SOLICITAGAO: 2024.0003741
Il - PERGUNTAS DO JUiZO:

Il - CONSIDERAGCOES/RESPOSTAS:

Tecnologia

A cisteamina (bitartrato de mercaptamina) € uma molécula sintetizada pelos
mamiferos, incluindo humanos, através da degradagdo da coenzima A. Sua
funcdo é reduzir o acumulo de cistina em determinadas células (por exemplo,
leucdcitos, musculo e hepatdécitos) nos doentes com cistinose nefropatica e,
quando o tratamento € iniciado precocemente, atrasa o desenvolvimento da
insuficiéncia renal nesses individuos. Indicacéo A cistinose nefropatica € uma
doenga genética rara, com heranga autossdbmica recessiva, causada pelo
acumulo intralisossomal de cistina em diferentes células do organismo. A
cistinose nefropatica infantil, a forma mais comum e mais grave da doencga,
manifesta-se em geral em criangas de seis a 18 meses de idade, tendo como
sinais clinicos mais frequentes deficiéncia de crescimento, prejuizo no ganho
de peso, febre e desidratacdo. Com a progressao da doenca, € comum levar
a insuficiéncia renal

A cisteamina (bitartrato de mercaptamina) € uma molécula sintetizada pelos
mamiferos, incluindo humanos, através da degradac&o da coenzima A1 . Sua
fungao é reduzir o acumulo de cistina em determinadas células (por exemplo,
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leucdcitos, musculo e hepatocitos) nos doentes com cistinose nefropatica e,
quando o tratamento € iniciado precocemente, atrasa o desenvolvimento da
insuficiéncia renal nesses individuos. Estd indicada no tratamento da
cistinose nefropatica . Mercaptamina para cistinose nefropatica Os individuos
normais e os heterozigodticos para a cistinose apresentam niveis leucocitarios
de cistina < 0,2 e < 1 nmol hemicistina/mg de proteina, respectivamente. Os
individuos com cistinose nefropatica apresentam uma elevacao da cistina
leucocitaria > 2 nmol hemicistina/mg de proteina. A cisteamina reage com a
cistina para formar um dissulfureto misto de cisteamina e cisteina. O
dissulfureto misto é entdo removido dos lisossomas pelo sistema de
transporte de lisina. A redugdo nos niveis leucocitarios de cistina esta
relacionado com a concentracido de cisteamina no plasma, no periodo de seis
horas apos sua administragcdo . O tratamento tem por objetivo manter os
niveis de cistina leucocitaria inferiores a 1 nmol hemicistina/ mg de proteina.
Por isso, as concentragbes de cistina nos leucécitos devem ser
monitorizadas, de forma a permitir o ajuste da dose. Os niveis leucocitarios
devem ser medidos de cinco a seis horas apds a administracio e verificados
frequentemente (recomendado mensalmente) depois do inicio do tratamento,
e a cada trés a quatro meses quando a dose de manutencgao for alcancada2 .
Nesse contexto, a cistinose nefropatica € uma doenga genética rara, com
heranga autossdmica recessiva, causada pelo acumulo intralisossomal de
cistina em diferentes células do organismo. A cistinose nefropatica infantil, a
forma mais comum e mais grave da doencga, manifesta-se em geral em
criancas de seis a 18 meses de idade, tendo como sinais clinicos mais
frequentes deficiéncia de crescimento, prejuizo no ganho de peso, febre e
desidratacado . A doencga pode comprometer a funcdo de diversos o6rgaos,
porém ocorre mais frequentemente nos rins, levando a sindrome de Fanconi.
Com a progressao da doenca, € comum levar a insuficiéncia renal. Pode
ocorrer também fotofobia, causada pelo acumulo de cristais de cistina na
cérnea e/ ou conjuntiva. O tratamento atualmente é paliativo e inclui correcao

dos disturbios eletroliticos causados pela sindrome de Fanconi, com
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reposicao de substancias perdidas na urina, além de dialise nos casos de
insuficiéncia renal. O tratamento em ultima linha no caso do acometimento
renal é o transplante .

Estagio de incorporagdo ao SUS A cisteamina (bitartrato de
mercaptamina) ainda nao foi avaliada pela Comissao Nacional de
Incorporacdo de Tecnologias no Sistema Unico de Saude (CONITEC), e
nio esta disponivel no Sistema Unico de Saude (SUS) até o momento.
Insercéo da tecnologia em protocolos clinicos nacionais

Atualmente, ndo existem diretrizes de tratamento ou protocolos clinicos para
cistinose nefropatica no SUS. Apesar de termos localizado e reportado uma
revisao sistematica sobre a utilizagcdo da cisteamina na cistinose nefropatica,
nao podemos emitir recomendacdes a partir de seus resultados. Embora
reporte 0 Unico ensaio clinico randomizado sobre o tema , este estabeleceu
comparacao entre diferentes formulagdes da cisteamina (liberagao retardada
vs. imediata), o que n&o é considerado uma comparagao ideal para a tomada
de decisao. Nesse estudo, a cisteamina de liberacéo retardada foi n&o inferior
em comparagao com a cisteamina de liberagdo imediata na manutengéao de
baixos niveis de cistina nas células brancas do sangue. No entanto, o numero
de efeitos colaterais gastrointestinais foi trés vezes maior com a cisteamina
de liberagcdo retardada. Os outros estudos localizados pela revisao
sistematica incluida foram estudos clinicos ndo randomizados, estudos
observacionais prospectivos e retrospectivos e relatos de caso (n=49). Na
busca por evidéncias cientificas realizada nesta revisdo rapida, localizamos,
além do ensaio clinico mencionado, outros trés ensaios clinicos
randomizados porém estes avaliaram a cisteamina na apresentacao topica,
para uso como colirio.

IV - CONCLUSOES:

v A cistinose nefropatica € uma doenca considerada ultra rara, o que
torna limitada a producao de ensaios clinicos randomizados e outros tipos de

estudo de alta qualidade metodoldgica.
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v O relatério médico enviado ao NATS data de abril 2021 a prescricédo
deve ser revista uma vez que ja se passaram 34 meses

v Dentro deste contexto, da impossibilidade de evidéncias de alta
qualidade metodoldgica e da gravidade da doencga, a orientagcdo é que a

medicacgao seja fornecida ao paciente, caso ainda haja indicacéo

IV — REFERENCIAS:

Mercaptamina para cistinose nefropatca APRIMORAMENTO DA GESTAO
DE TECNOLOGIAS NO SUS PLATAFORMA DE TRADUCAO, INTERCAMBIO
E APROPRIACAO SOCIAL DO CONHECIMENTO

V — DATA: 23/02/2024
NATJUS - TIMG
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