Legismap Roncarati
Saiba a atuacdo da Anvisa em terapias avancadas para doencas raras

Primeira regulamentacao sobre o tema é de 2018.

O desenvolvimento de terapias para tratamento de doencas raras representa um desafio para o
campo da salde, em todo o mundo. Somente no Brasil, essas enfermidades atingem cerca de 13
milhdes de pessoas. No geral, as criancas sao as mais acometidas por essas doencas (75%).

Neste contexto, a Anvisa desempenha um papel central na regulacao dos processos de
desenvolvimento, autorizacao e fiscalizagao de produtos e servicos que contribuem para a melhoria
da qualidade de vida das pessoas com doencas raras no Brasil.

Em 2018, a Anvisa publicou a primeira regulamentacado para o desenvolvimento e registro de
produtos de terapia avancada, que estabeleceu prioridades para avaliacao de produtos destinados
as doencas raras. Além de priorizados, estes produtos tém um prazo de andlise muito mais curto
que os outros produtos.

Desde entdo, Anvisa ja registrou dois produtos de terapia avancada no Brasil para doencas raras.
Um deles é destinado ao tratamento de pacientes pediatricos abaixo de 2 anos de idade com
atrofia muscular espinhal (AME). O outro produto de terapia génica é indicado para o tratamento de
pacientes adultos e pediatricos (acima de 4 anos) com perda de visdo devido a distrofia hereditaria
da retina causada por mutacdes genéticas.

Também ja foram aprovados seis ensaios clinicos no Brasil com produtos de terapia avancada
investigacionais, que pesquisam os riscos e beneficios no tratamento de diversas doencas raras,
tais como: Hemofilia A, Hemofilia B, Mucopolissacaridose Tipo |, Mucopolissacaridose Tipo Il
(Sindrome de Hunter), Gangliosidose e Doenca de Fabry.

Confira os produtos de terapias avancadas registrados pela Anvisa.
O que sao produtos de terapias avancadas?

Sao medicamentos especiais, obtidos a partir de células e tecidos humanos que foram submetidos
a um processo de fabricagao ou produtos que consistem em &cidos nucleicos recombinantes e que
tem como objetivo reqular, reparar, substituir, adicionar ou deletar uma sequéncia genética ou
modificar a expressao de um gene humano.

Estes itens estdo na vanguarda da inovacado tecnélogica em salde e oferecem uma grande
esperanca para pacientes com doencas para as quais as opc¢des terapéuticas

sao limitadas ou inexistentes, como é o caso das doengas raras. No Brasil, estes produtos
inovadores seguem, no geral, o modelo regulatério aplicado aos medicamentos, com determinadas
especificidades inerentes a sua natureza, complexidade e elementos da avaliacdo de riscos e
beneficios.

O que sao doencas raras?

Considera-se doenca rara aquela que afeta até 65 pessoas em cada 100.000 individuos, ou seja,
1,3 pessoas para cada duas mil. O nimero exato de doencas raras ndo é conhecido, mas estima-se
que existam entre 6 mil e 8 mil tipos diferentes no mundo.

De acordo com o Ministério da Saude (MS), elas sao caracterizadas por uma ampla diversidade de
sinais e sintomas. Manifestacdes relativamente frequentes podem simular doencas comuns,
dificultando o seu diagndstico.

As doencas raras ndo tém cura e, geralmente, sao crénicas, progressivas e incapacitantes, podendo
ser degenerativas e também levar a morte. No entanto, um tratamento adequado é capaz de
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reduzir complicacdes e sintomas, assim como impedir o agravamento e evolucao da doenca.

Alguns exemplos dessas enfermidades sao: Artrite reativa, Doenca falciforme, Doenca de Gaucher,
Epidermdlise bolhosa, Esclerose multipla, Fenilcetondria, Fibrose cistica, Hepatite autoimune,
Leucemia mieldide crénica, Mieloma multiplo, Sindrome de Guillain-Barré e Talassemias, entre
outras.

Para gerar mobilizacdo em desse tema, anualmente, todo o Ultimo dia do més de fevereiro é
dedicado ao Dia Mundial das Doencas Raras, criado pela Organizacao Europeia de Doencas Raras (
Eurordis). No Brasil, o Dia Nacional de Doencas Raras foi instituido em 2018 pela Lei 13.693, que
também estabelece a celebracao no final de fevereiro.

Confira mais dados nos seguintes links:

Doencas Raras - Ministério da Saude

Dia Mundial e Dia Nacional das Doencas Raras - Biblioteca Virtual em Saude
Dia Mundial das Doencas Raras - Biblioteca Virtual em Saude

Terapias avancadas - Anvisa

*Com informacdes da Anvisa, Ministério Saude (MS) e da Biblioteca Virtual em Saude (BVS) do MS,
que reune dados de vdrias fontes.

Fonte: Anvisa, em 28.02.2022.
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