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NOTA TECNICA 4952/9333
IDENTIFICACAO DA REQUISICAO

CAMARA/VARA:22 Vara Civel da Infancia e Juventude

COMARCA: Belo Horizonte

| - DADOS COMPLEMENTARES A REQUISICAO:

IDADE: 09 anos

PEDIDO DA ACAO: Transplante de medula

DOENCA(S) INFORMADA(S): G37

FINALIDADE / INDICACAOQ: Interromper o agravamento da doenca
REGISTRO NO CONSELHO PROFISSIONAL: CRMMG: 21630
NUMERO DA SOLICITACAO: 2024.0004952/9333

Il = PERGUNTAS DO JUIZO:

parecer técnico com fins de esclarecimento acerca da pertinéncia da
indicag&o das terapias pleiteadas na exordial em detrimento do tratamento
convencional disponibilizado pela Ré, com indicacdo de questionamentos a

tempo e modo, conforme formulado pela parte requerida.

Il — CONSIDERACOES/RESPOSTAS:
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ambulatorio de doengas raras, com diagnostico de Leucodistrofia Metacromatica (CIDE 75.2 ),
confirmado por teste molecular ( painel genético ) e biomarcadores ( arilsulfatase A sérica e
sulfatideo urindrio ). Esta patologia é um erro inato do metabolismo, pela deficiéncia da
enzima arilsulfatase A, de carater neuroprogressivo com perdas das fungdes cognitivas e
motoras com o passar do tempo, levando o paciente a perca da fala,deambulacéo e visdo até
evoluir para ébito. Quando a doenca foi descoberta ndo se tinha muito o que fazer, apenas
aguardar o triste desfecho acima descrito. Atualmente o transplante alogénico de medula
Gssea (TCTH) é a Unica terapia curativa disponivel para suspender a progressdo neuroldgica da
doenca mudando completamente a histéria natural da patologia e oferecendo possibilidade
real de vida normal para o paciente, porém caso tal procedimento atrase para ocorrer a
doenca evoluird e o Jodo Francisco além da regressdo perdera toda indicacdo e finalidade do
tratamento em questdo.

Jodo Francisco foi submetido a uma avaliacdo neuropsicoldgica, que mostrou que o0 mesmo
tem QI normal para a faixa etéria e total independéncia para as atividades de vida diaria,
estando no momento 6timo para o transplante alogénico de medula éssea, devendo este ser
feito com maior celeridade possivel. Como esta doenga é rara, poucos centros tém
experiéncia em pacientes com erros inatos do metabolismo como a Leucodistrofia
Metacromatica, neste contexto tendo um servico capacitado para se fazer tal procedimento,
seja onde guer que seja, ndo se pode perder tempo para inicio de avaliacGes e burocracias
para se realizar o transplante pois isto pode custar a vida do paciente em questdo, quando se
ha a possibilidade da cura.

A leucodistrofia metacromatica (MLD) é uma doenca autossémica recessiva
causada por mutacdes no gene da arilsulfatase A (ARSA), resultando em
deficiéncia dessa enzima e acumulo de sulfatideos nos sistemas nervosos
central e periférico. Isso leva a desmielinizagdo progressiva e
comprometimento motor e cognitivo, com formas clinicas classificadas de
acordo com a idade de inicio: infantil tardia, juvenil e adulta. As formas com
inicio mais precoce tendem a ter um curso mais rapido e grave. O
transplante de medula 6ssea (ou transplante alogénico de células-
tronco hematopoiéticas, TCTH) tem sido o tratamento padrdo para MLD
em estagios pré-sintoméaticos ou minimamente sintomaticos,
especialmente nas formas juvenil e adulta. O transplante pode estabilizar
a progressao da doenca no sistema nervoso central se realizado antes de
danos neuroldgicos significativos, mas sua eficacia € limitada na forma
infantil tardia e ndo impede a progressdo da neuropatia periférica. Além
disso, o transplante acarreta riscos significativos de morbidade e
mortalidade, e os resultados séo variaveis, tornando a selecédo do paciente
crucial.Atualmente, a terapia génica ex vivo com células-tronco
hematopoiéticas modificadas (atidarsagene autotemcel) estd aprovada nos

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

convencional, especialmente quando administrada na fase pré-sintomatica.

A triagem neonatal esta emergindo como uma ferramenta para identificar
candidatos antes do inicio clinico.

Em resumo, o transplante de medula 6ssea pode estabilizar a MLD se
realizado precocemente, mas seu beneficio é limitado e depende do
momento e da forma clinica. A terapia génica representa uma alternativa

mais eficaz em pacientes selecionados.

IV — CONCLUSOES

v O transplante de medula 6ssea (ou transplante alogénico de células-
tronco hematopoiéticas, TCTH) tem sido o tratamento padrdo para
MLD em estégios pré-sintomaticos ou minimamente sintomaticos,
especialmente nas formas juvenil e adulta.

v No caso em tela o paciente tem 09 anos e seria se encaixa nos
critérios acima

v 0 procedimento ndo consta no rol da ANS para esta indicacéo

v O procedimento consta no rol da ANS mas ndo para a doenca

descrita no caso em tela . Anexo rol ANS
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