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NOTA TÉCNICA 4952/9333 

IDENTIFICAÇÃO DA REQUISIÇÃO 

CÂMARA/VARA:2ª Vara Cível da Infância e Juventude 

COMARCA: Belo Horizonte 

I – DADOS COMPLEMENTARES À REQUISIÇÃO: 

IDADE: 09 anos 

PEDIDO DA AÇÃO: Transplante de medula 

DOENÇA(S) INFORMADA(S): G37 

FINALIDADE / INDICAÇÃO:  Interromper o agravamento da doença 

REGISTRO NO CONSELHO PROFISSIONAL: CRMMG: 21630 

NÚMERO DA SOLICITAÇÃO: 2024.0004952/9333 

II – PERGUNTAS DO JUÍZO: 

parecer técnico com fins de esclarecimento acerca da pertinência da 

indicação das terapias pleiteadas na exordial em detrimento do tratamento 

convencional disponibilizado pela Ré, com indicação de questionamentos a 

tempo e modo, conforme formulado pela parte requerida. 

III – CONSIDERAÇÕES/RESPOSTAS: 

RELATÓRIO MÉDICO 
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A leucodistrofia metacromática (MLD) é uma doença autossômica recessiva 

causada por mutações no gene da arilsulfatase A (ARSA), resultando em 

deficiência dessa enzima e acúmulo de sulfatídeos nos sistemas nervosos 

central e periférico. Isso leva à desmielinização progressiva e 

comprometimento motor e cognitivo, com formas clínicas classificadas de 

acordo com a idade de início: infantil tardia, juvenil e adulta. As formas com 

início mais precoce tendem a ter um curso mais rápido e grave. O 

transplante de medula óssea (ou transplante alogênico de células-

tronco hematopoiéticas, TCTH) tem sido o tratamento padrão para MLD 

em estágios pré-sintomáticos ou minimamente sintomáticos, 

especialmente nas formas juvenil e adulta. O transplante pode estabilizar 

a progressão da doença no sistema nervoso central se realizado antes de 

danos neurológicos significativos, mas sua eficácia é limitada na forma 

infantil tardia e não impede a progressão da neuropatia periférica. Além 

disso, o transplante acarreta riscos significativos de morbidade e 

mortalidade, e os resultados são variáveis, tornando a seleção do paciente 

crucial.Atualmente, a terapia gênica ex vivo com células-tronco 

hematopoiéticas modificadas (atidarsagene autotemcel) está aprovada nos 

EUA e na Europa para pacientes selecionados com formas de início 
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precoce, apresentando melhores resultados do que o transplante 

convencional, especialmente quando administrada na fase pré-sintomática. 

 A triagem neonatal está emergindo como uma ferramenta para identificar 

candidatos antes do início clínico. 

Em resumo, o transplante de medula óssea pode estabilizar a MLD se 

realizado precocemente, mas seu benefício é limitado e depende do 

momento e da forma clínica. A terapia gênica representa uma alternativa 

mais eficaz em pacientes selecionados. 
 

 IV – CONCLUSÕES 

✔ O transplante de medula óssea (ou transplante alogênico de células-

tronco hematopoiéticas, TCTH) tem sido o tratamento padrão para 

MLD em estágios pré-sintomáticos ou minimamente sintomáticos, 

especialmente nas formas juvenil e adulta. 

✔ No  caso em  tela o paciente tem 09 anos e seria  se encaixa nos 

critérios acima 

✔ o procedimento não consta no rol da ANS para esta indicação 

✔ O procedimento consta no rol da ANS mas não para  a doença 

descrita no caso em  tela . Anexo rol ANS 
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