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NOTA TECNICA 10213

CAMARA/VARA: 22 Vara Civel da Infancia e Juventude

COMARCA: Belo Horizonte

| - DADOS COMPLEMENTARES A REQUISICAO:

IDADE: 10 anos
PEDIDO DA ACAO: Somatropina

DOENCA(S) INFORMADA(S): Pequeno para idade gestacional — Sindrome
genética, P0O51

FINALIDADE / INDICACAO:
REGISTRO NO CONSELHO PROFISSIONAL: CRM MG-86535
NUMERO DA SOLICITACAO: 2026.00010213

Il — PERGUNTAS DO JUizZO:

Oficie-se ao Nucleo de Apoio Técnico do Poder Judiciario do Estado
de Minas Gerais — NATJUS/TIMG, solicitando a elaboragcédo de Nota
Técnica especifica sobre o caso dos autos, com base nos relatorios
médicos acostados, quanto a eficacia, efetividade, seguranca e
custo-efetividade do tratamento requerido, a luz das diretrizes da po-
litica publica do SUS

R: No caso a despeito de estar descrito na solicitacao e no laudo do
MPM tratar-se de paciente PIG (pequeno para idade gestacional) no
relatorio médico esta descrito adequado para idade gestacional. No
mesmo relatorio observamos que paciente € portadora de sindrome
genética. A mutacao 46,X,t(X;10)(q22;926) representa um cariotipo com
translocacdao reciproca entre o0 cromossomo X e o cromossomo 10, espe-

cificamente envolvendo a banda g22 do cromossomo X e a banda 26 do
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cromossomo 10. A somatropina esta disponivel no Sistema Unico de Sa-
Ude (SUS) por meio do Componente Especializado da Assisténcia Farma-
céutica (CEAF) para tratamento dos pacientes que atendem aos critérios
estabelecidos pelos Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT)
da Deficiéncia do Hormdnio do Crescimento - Hipopituitarismo e da Sin-
drome de Turner, revisados e publicados em 2010 e algumas sindromes
genéticas. A demanda deve ser encaminhada a SES para avaliacdo se a
sindrome da paciente se encaixa nos protocolos do SUS. A medicacéo
nao esta disponivel no SUS para o uso na Baixa Estatura PIG sem catch-

up (BE PIG), mas ndo se trata de PIG e sim sindrome genética.

lIl — CONSIDERACOES E RESPOSTAS:

A somatropina esta disponivel no Sistema Unico de Satde (SUS) por meio
do Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica (CEAF) para
tratamento dos pacientes que atendem aos critérios estabelecidos pelos

Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) da Deficiéncia do
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Hormonio do Crescimento - Hipopituitarismo e da Sindrome de Turner, re-

visados e publicados em 2010.

A indicacéo indiscutivel e classica do uso do horménio do crescimento re-
combinante, somatropina, € para as criangcas com baixa estatura devido a

sua falta.

A mutacao 46,X,t(X;10)(q22;926) representa um cariotipo com transloca-
cao reciproca entre o cromossomo X e 0 cromossomo 10, especificamente
envolvendo a banda 22 do cromossomo X e a banda 26 do cromossomo
10. O caridtipo 46,X indica que ha um total de 46 cromossomos com ape-
nas um cromossomo X visivel (o outro cromossomo sexual esta envolvido

na translocacao).

Caracteristicas gerais das translocactes X;10:

As translocacdes envolvendo o cromossomo X e 0 cromossomo 10 sao
raras e podem ocorrer em diferentes contextos clinicos. A localizacéo es-
pecifica dos pontos de quebra (g22 no X e 26 no 10) determina quais
genes podem ser afetados e, consequentemente, as manifestacées clini-

cas.

Contextos clinicos possiveis:

Leucemia aguda: Translocac6es envolvendo o cromossomo 10 podem
estar associadas a leucemias agudas. Embora a translocacgao
t(10;11)(p12;923) que resulta na fusdo KMT2A::MLLT10 seja mais co-
mum em leucemia mieloide aguda (LMA) pediatrica, outras translocacdes
envolvendo o cromossomo 10 também foram descritas em malignidades
hematoldgicas. Genes, Chromosomes & CancerUma translocacéao rara
t(X;10)(p10;p10) foi relatada em um caso de LMA neonatal. Medical On-
cology

Anomalias do desenvolvimento: Translocag¢des envolvendo a regiao

10g22-926 podem resultar em deficiéncia intelectual, dismorfismos faci-
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ais, anomalias esqueléticas e outras malformac¢des congénitas, especial-
mente quando ha dele¢des ou duplicacbes associadas. European Jour-
nal of Human Genetics

Significado clinico:
A interpretacdo clinica desta translocacéo especifica depende de:

. Se a translocacéo é balanceada ou ndo balanceada

. Quais genes especificos séo interrompidos ou desregulados nos

pontos de quebra

. O contexto clinico (malignidade hematoldgica vs. anomalias congé-
nitas)
. Se ha material genético adicional ganho ou perdido

REVISAO DE LITERATURA (dados copilados)

Controvérsias e consideracdes — Existem varias limitacdes e
incertezas sobre o uso de somatotropina para criangas com , que
devem ser incorporadas nas decisdes sobre o tratamento individual

de uma crianca

» Eficacia limitada — A terapia com GH geralmente produz apenas ganhos
modestos em altura em comparagcdo com nenhum tratamento (um
aumento na altura adulta de aproximadamente 4 a 6 cm), e a altura adulta
geralmente estara abaixo da média apesar da terapia ha ampla variagcao
interindividual nos resultados de altura, incluindo nenhum aumento na
altura adulta para alguns pacientes. Embora os resultados nédo sejam
facilmente previsiveis, idade avancada, baixa estatura e menor
estatura dos pais no inicio do GH estdo correlacionados com menor
eficacia. Quando o tratamento com GH é considerado, é fundamental que

o provedor discuta expectativas realistas com a crianca e a familia.
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*Consideracfes psicossociais — Entre as criancas encaminhadas para
tratamento, os pais frequentemente relatam preocupacdes psicossociais,
mas o0s estudos geralmente mostram autoestima, funcionamento
psicossocial e qualidade de vida normais entre a maioria das criancas com
BEI. Além disso, varios pequenos estudos falharam em demonstrar uma
melhora na qualidade de vida com o tratamento com GH e alguns
especularam que o GH poderia plausivelmente ter efeitos psicossociais
adversos porque chama a atencao para sua baixa estatura. No entanto,
pacientes individuais podem experimentar efeitos psicossociais
prejudiciais da baixa estatura, e esforcos devem ser feitos para avaliar
objetivamente esse fator para cada paciente.

Cargas do tratamento — As cargas do tratamento com GH incluem
altos custos e a necessidade de injecdes subcutaneas, que

normalmente sdo administradas diariamente por até uma década.

eNossa abordagem — Sugerimos ndo tratar criangas com BEI com GH, a
menos que haja evidéncias convincentes que sustentem as preocupacoes
de consequéncias psicossociais adversas atuais ou futuras relacionadas
a baixa estatura (Grau 2C). Essa sugestdo pressupde que 0s possiveis
beneficios psicossociais associados a um incremento modesto no
crescimento ndo superam o0 custo e a carga para a crianca da terapia de

longo prazo.

Decisdo de tratar — Apesar da aprovagcdo da US Food and Drug
Administration, o uso de GH para criancas e adolescentes com BEI
permanece controverso. As diretrizes recomendam contra o uso rotineiro
de GH para todas as criancas com BEI. Em vez disso, a decisdo sobre a
administracdo de GH deve ser feita caso a caso, ap0s uma discussao
detalhada com a crianca e a familia. Isso ocorre porque existem varias

limitacdes e incertezas sobre 0 uso da terapia com GH para criancas com
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BEI. Compreender essas limitacdes informa uma abordagem pragmatica

e personalizada para selecionar pacientes para terapia com GH.

e LimitacOes e incertezas:

*Existem poucas evidéncias de que a baixa estatura tenha um efeito
prejudicial consistente no funcionamento psicossocial ou fisico de
um individuo.

A evidéncia disponivel sugere apenas uma eficacia modesta para o
tratamento com GH em criangas e adolescentes com BEI, que deve ser
ponderada contra os potenciais efeitos adversos fisioldgicos, psicossociais

e/ou financeiros do tratamento.

» Existe uma variabilidade interindividual substancial na capacidade de
resposta ao GH entre criancas com BEI, e algumas criancas
provavelmente n&o respondem ao tratamento. Além disso, é dificil prever
a capacidade de resposta ao tratamento com GH para criancas baixas
tipicas devido a heterogeneidade clinica e molecular da condicao, critérios
inconsistentes usados para a definicdo de BEI e doses variaveisde
tratamento com GH usadas em ensaios clinicos . Ensaios clinicos
tendem ainscrever criangas com baixa estatura mais grave, portanto,
a resposta de crescimento relatada pode nao ser generalizavel para

a baixa estatura menos grave observada em uma populacéo clinica.

Assim, ainda hoje pela literatura, a indicagao do tratamento com GH na BE
PIG permanece controversa e mais estudos devem ser estimulados na
tentativa de responder a questdes ainda pendentes sobre o crescimento,
a puberdade e a resposta ao tratamento em criancas BE PIG ja que néo
existe necessariamente doenca a ser corrigida. E necessario considerar

as nossas diferencas populacionais e aceitar o desafio da biodiversidade.
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O papel da medicina é assegurar que as criancas adquiram todas as ca-
pacidades que lhe permitam competir “hormalmente” na sociedade e néo
transforma-las em “iguais” competidores. Uma vez que nao esta demons-
trado, que uma maior estatura esteja necessariamente associada a modi-
ficacdes positivas na qualidade de vida. Intervengdes nao hormonais de
natureza psicologica e reforco de medidas de suporte constitui um marco
fundamental na abordagem destas criancas e familias. Embora ha uma
atribuicdo, ora pela comunidade cientifica, ora pela sociedade em geral,
de associacédo entre criancas de baixa estatura com maior prejuizo social
e diminuicdo das capacidades individuais, trata-se de suposi¢ao, néo ci-

entificamente.

IV — CONCLUSAO

v A medicacao esta disponivel no SUS para Hipopituitarismo e na Sin-
drome de Turner e algumas sindromes genéticas, no caso em tela

paciente portador de sindrome genética em investigacao.

v A medicacédo néo esta disponivel no SUS para o uso na Baixa Esta-
tura PIG sem catch-up (BE PIG), mas no caso em tela existe uma
sindrome genética a ser avaliada. No relatério médico esta descrito

adequado para idade gestacional.

v A demanda deve ser encaminhada a SES para avaliacdo se a sin-
drome da paciente se encaixa nos protocolos do SUS. A medicacao
nao esta disponivel no SUS para o uso na Baixa Estatura PIG sem
catch-up (BE PIG), mas ndo se trata de PIG e sim de sindrome ge-

nética.
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