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NOTA TECNICA 8014

IDENTIFICACAO DA REQUISICAO

CAMARA/VARA: Secretaria da Segunda Vara Civel e Infancia e Juven-
tude Civel

COMARCA: Januaria

| - DADOS COMPLEMENTARES A REQUISICAO:

IDADE: 04 anos

PEDIDO DA ACAO: ALFAVELMANASE

DOENCA(S) INFORMADAC(S): 5C56, Alfa-Manosidose
FINALIDADE / INDICACAO:

REGISTRO NO CONSELHO PROFISSIONAL: CRM-70288
NUMERO DA SOLICITACAO: 2025.0008014

Il - PERGUNTAS DO JUizO

"Ante 0 exposto, antes de analisar o pedido de tutela proviséria de urgéncia,
DETERMINO a Secretaria do Juizo que solicite ao NATJUS-TIJMG, por meio de
preenchimento de formuléario préprio, a elaboracdo de Nota Técnica acerca do
farmaco Alfavelmanase (Lamzede®) para o tratamento da Alfa-Manosidose na

crianga Alice Leite Lima."

A Nota Técnica devera abordar, entre outros aspectos que entender relevantes:

a) a existéncia e o nivel das evidéncias cientificas sobre a eficacia, seguranca e

custo-efetividade do medicamento para o0 quadro clinico da paciente;
b) a existéncia ou ndo de alternativas terapéuticas disponiveis no sistema de
saude do IPSEMG ou no SUS que possam ser consideradas equivalentes ou

substitutas;

c) aindicacéo precisa da dose, posologia e duracdo do tratamento, com base nas

evidéncias cientificas e na condi¢cdo da paciente;
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d) a compatibilidade do tratamento com as Diretrizes Diagnosticas e Terapéuticas

Nacionais, se houver; e

e) a urgéncia do inicio do tratamento e os riscos de sua néo realiza¢cdo ou atraso

para a saude da paciente.

Il — CONSIDERACOES/RESPOSTAS

DADOS DE LITERATURA COPLIADOS

Velmanase alfa (Lamzede) é uma alfa-manosidase lisossomal humana
recombinante aprovada para terapia de reposicdo enzimatica (TRE) na
alfa-manosidose, indicada para o tratamento de manifestagbes nao
relacionadas ao sistema nervoso central em pacientes adultos e
pediatricos.[1-2] Ela n&o atravessa a barreira hematoencefalica e,

portanto, ndo é eficaz para manifestacdes neurolégicas.[2]

Mecanismo e Indicacgéao

A alfa-manosidose € uma doenca de armazenamento lisossomal
autossOmica recessiva ultrarrara causada pela deficiéncia de alfa-
manosidase, levando ao acumulo de oligossacarideos ricos em manose
nos tecidos.[1-2] Velmanase alfa fornece enzima exdgena que é
internalizada por meio de receptores de manose-6-fosfato e transportada
para os lisossomos, onde catalisa a degradacdo dos oligossacarideos

acumulados.[1]

Dosagem e Administracao

A dose recomendada € de 1 mg/kg (peso corporal real) uma vez por
semana, por infusdo intravenosa.

[1] As diretrizes de administragcao incluem:

v Infundir durante um minimo de 60 minutos
Nota Técnica n? 8014/2025 NATJUS — TIMG



4 NatJus

Estadual

v Taxa maxima de infusdo de 25 mL/hora para pacientes com peso
=50 kg

v Considerar o pré-tratamento com anti-histaminicos, antipiréticos

e/ou corticosteroides para reduzir as reacdes relacionadas a infuséo

[1]
Eficacia

Ensaios clinicos demonstram efeitos significativos do tratamento em

multiplos dominios:[1][3]

Efeitos farmacodinamicos: Reducéo sustentada nas concentragoes
séricas de oligossacarideos ap6s o inicio do tratamento, persistindo a

longo prazo.[1][4]

Capacidade funcional: No estudo pivotal controlado por placebo com
duracao de 52 semanas (n=25), os pacientes tratados com velmanase alfa
apresentaram melhorias no teste de subida de escadas em 3 minutos
(BMSCT), no teste de caminhada de 6 minutos (6MWT) e na capacidade
vital forcada (CVF % do previsto) em comparac¢éo com o placebo.[1] Dados
de longo prazo, com acompanhamento de até 12 anos, mostram que a
distancia percorrida no 6MWT aumentou ou estabilizou em pacientes
pediatricos, enquanto os adultos apresentaram estabilizacdo ou leve
declinio.[1] Dados de longo prazo, com acompanhamento de até 12 anos,
mostram que a distancia percorrida no 6MWT aumentou ou estabilizou em
pacientes pediatricos, enquanto os adultos apresentaram estabilizac&o ou

leve declinio. [4]

Funcdo imunoldgica: Aumentos sustentados nos niveis séricos de

19G[4]
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Resposta global: Utilizando uma analise composta de respondedores (=2
dominios, incluindo desfechos farmacodindmicos, funcionais e de
gualidade de vida), 87% dos pacientes tratados com velmanase alfa, em
comparacédo com 30% dos pacientes que receberam placebo, alcangcaram
resposta global ao tratamento em 12 meses. Em dados integrados de
longo prazo, 88% foram respondedores globais, incluindo 100% dos

pacientes pediatricos e 71% dos adultos.[3]

Efeitos dependentes da idade: Os efeitos do tratamento sdo mais
pronunciados em criangas do que em adultos, o que reforga a importancia
do diagnadstico precoce e do inicio do tratamento.

[2][4-5] Em criancas menores de 6 anos, todos 0s pacientes apresentaram
melhora em wuma ou mais avaliacbes de eficacia, incluindo
oligossacarideos séricos, audicao, perfil imunolégico e qualidade de
vida.[5]

Perfil de seguranca

O tratamento a longo prazo, até 12 anos,demonstra um perfil de
seguranca aceitavel:[4-5]A maioria dos eventos adversos (99,5%) sdo de
intensidade leve a moderada.[5].As reacdes adversas comuns incluem
reacdes relacionadas a infusdo.[5].Anticorpos antidrogas se desenvolvem
em alguns pacientes (incluindo anticorpos neutralizantes), embora a
interrupcéo do tratamento devido a eventos adversos seja rar[S]Nenhuma
preocupacao com a seguranca levou a interrupcéo do estudo em ensaios

pediatricos.

Consideracdes Clinicas

O inicio precoce do tratamento é cada vez mais importante, visto que 0s

efeitos da velmanase alfa sdo mais acentuados em criancas do que em

Nota Técnica n® 8014/2025 NATJUS — TIMG



4 NatJus

Estadual

adultos.[2] No entanto, atrasos no diagnoéstico sdo comuns devido a
raridade da doenca, ao inicio gradual, a apresentacdo heterogénea e a
sobreposicdo de sintomas com outras doencas de armazenamento
lisossOmico.[2] Antes da disponibilidade da velmanase alfa, o tratamento
era limitado ao transplante de células-tronco hematopoiéticas, com

resultados variaveis.

IV — CONCLUSOES:

v Trata-se de doenca rara quando ndo possivel realizar grandes
ensaios clinicos e obter evidéncias robustas

v De acordo com a literatura a mediacédo esta bem indicada no caso
em tela

v O tratamento precoce € cada vez mais importante, visto que 0s
efeitos da velmanase alfa sdo mais acentuados em criancas do que

em adultos.
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