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Webinar orienta empresas sobre como fazer notificacao de alimentos
Encontro sera no dia 9 de dezembro, as 15h. Participe!

A Anvisa ira realizar, na préxima segunda-feira (9/12), um webinar para orientar as empresas da
area de alimentos sobre como fazer corretamente a notificacao de produtos. A notificacdo a
Agéncia é necessaria para algumas categorias de alimentos que sao dispensados de registro.

O objetivo do webinar é orientar os participantes sobre as melhores praticas para evitar
inconsisténcias e garantir conformidade regulatéria, promovendo mais eficiéncia nos processos de
notificacao e aprovacao.

Para isso, a Anvisa ird apresentar o resultado das analises das notificacdes recebidas, destacando
0s principais motivos que levam ao cancelamento da notificacdo e a solicitacdo de correcoes.

Para participar do evento, basta clicar no link abaixo, no dia e hordrio agendados. Nao é preciso
fazer cadastro prévio.

Dia 9/12, as 15h - Webinar - Avaliacado das notificacdes recebidas pela Anvisa: Principais motivos
de cancelamento e solicitacao de correcoes

Webinar

E um seminério virtual que tem como objetivo fortalecer as iniciativas de transparéncia da Anvisa,
levando contelido e conhecimento atualizados ao publico. A transmissao é via web e a interacao
com os usuarios é feita em tempo real, por um chat realizado durante o evento.

Confira a pagina especifica de webinares realizados pela Agéncia.

Anvisa alerta para tentativa de golpes na emissao do Certificado Internacional de
Vacinacao

Atencao: documento tem emissao gratuita.

A Anvisa alerta a populacado sobre a existéncia de golpes na internet por meio de servicos falsos
para a emissao do Certificado Internacional de Vacinacao ou Profilaxia (CIVP). Criminosos estao
disponibilizando formuldrios semelhantes ao oficial para coletar dados e arrecadar com a cobranca
de taxas indevidas.

A Agéncia reforga que nao é feita nenhuma cobranga para a emissao do Certificado Internacional
de Vacinacao ou Profilaxia. O documento pode ser solicitado gratuitamente pelo portal de servicos
do governo federal ou pelo aplicativo 'Meu SUS Digital'.

Anvisa aprova registro de primeiro produto de terapia génica para Distrofia Muscular de
Duchenne (DMD)

Elevidys® foi aprovado no Brasil para tratar criancas de 4 a 7 anos de idade.

A Anvisa concedeu o registro do Elevidys® (delandistrogeno moxeparvoveque) para a empresa
Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A. Este é o primeiro medicamento de terapia génica
aprovado no Brasil para tratar criancas deambuladores (que ainda conseguem caminhar) de 4 a 7
anos de idade com distrofia muscular de Duchenne (DMD). O registro foi publicado no Diério Oficial
da Uniao desta segunda-feira (2/12).

Para pacientes acima de 7 anos e que perderam a capacidade de locomocao funcional, mesmo que
com algumas dificuldades ou limitacdes, os dados disponiveis sao limitados e ainda ndo sdo
suficientes para verificar o beneficio do uso do produto.
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Além disso, ressalta-se que ha contraindicacdes aos pacientes com delecbes (perdas de parte de
um cromossomo) nos éxons 8 e/ou 9 do gene DMD ou com titulos elevados de anticorpos contra o
vetor viral. Os éxons sdo regides especificas do DNA do paciente.

O registro foi concedido em carater excepcional, conforme o artigo 30 da Resolucdo da Diretoria
Colegiada (RDC) 505/2021, devido a gravidade da DMD, uma doencga rara e debilitante, e a
auséncia de alternativas terapéuticas para os pacientes.

Sobre a doenca

A distrofia muscular de Duchenne é uma condicdo genética rara e grave que piora com o tempo,
levando ao enfraquecimento e a deterioracdo dos musculos do corpo do paciente. A doenca ocorre
devido a um gene defeituoso que resulta na auséncia da distrofina, uma proteina que ajuda a
manter as células musculares do corpo intactas. Como resultado desse defeito genético, individuos
com DMD podem apresentar sintomas como dificuldade para caminhar e correr, quedas frequentes,
fadiga, dificuldades de aprendizado, problemas cardiacos (devido ao impacto no funcionamento do
musculo cardiaco) e problemas respiratérios (devido ao enfraquecimento dos musculos
respiratérios).

Os sintomas de fraqueza muscular associados a DMD geralmente comecam na infancia,
frequentemente entre 3 e 6 anos de idade. Entretanto, apds o pico de aproximadamente 6 anos de
idade, mesmo com o uso de medicamentos corticosteroides, a funcdo muscular de individuos com
DMD comeca a se deteriorar devido a lesdo muscular progressiva. A DMD afeta principalmente os
homens, e, em casos raros, pode afetar mulheres. A medida que a doenca progride, podem ocorrer
problemas cardiacos e respiratérios que ameacam a vida.

A maioria das abordagens terapéuticas atuais trata os sintomas da doenca. Os tratamentos incluem
medicamentos corticosteroides para retardar a progressao da fraqueza muscular, programas de
alongamento e exercicios fisicos e 0 uso de equipamentos, como 6rteses ou cadeira de rodas, a
medida que caminhar se torna mais dificil.

Sobre o Elevidys®

Elevidys® é um medicamento de terapia avancada, classificado como terapia génica. Ele funciona
utilizando um vetor viral para transportar um gene humano que codifica a microdistrofina, com o
objetivo de substituir a proteina distrofina disfuncional ou ausente no organismo do paciente. Esse
tratamento visa restaurar, ainda que de forma parcial, a funcao muscular em pacientes pediatricos.
O medicamento é administrado em uma Unica dose intravenosa, com a quantidade ajustada de
acordo com o peso da criancga.

O desenvolvimento clinico do Elevidys® foi embasado em diversas pesquisas clinicas que
avaliaram sua eficacia e seguranca no tratamento da DMD. Os resultados demonstraram, por
enquanto, que o Elevidys® estabiliza e apresenta tendéncia de melhorar a doenga em desfechos
funcionais importantes em criancas deambuladoras, de 4 a 7 anos de idade, com mutacdes
confirmadas no gene DMD.

Alguns estudos controlados, com seguimento de pacientes de 12 meses, ndao apresentaram
resultados estatisticamente significativos em escala clinica denominada NSAA (North Star
Ambulatory Assessment), uma ferramenta padronizada para medir o impacto da progressao da
doenca em pacientes. No entanto, foi possivel observar beneficios relevantes em outras
mensuracoes de desfechos clinicos significativos comparados com o placebo, que incluiram
melhorias na capacidade de ficar em pé, caminhar e subir escadas, acompanhadas por um
aumento nos niveis de proteina, diretamente relacionado a esses avancos clinicos.

Os efeitos adversos mais comuns observados nos pacientes que utilizaram o Elevidys® foram
vOmitos, nauseas, lesao hepatica aguda, febre e trombocitopenia. Dessa forma, como medida de
manejo de riscos, a funcao hepdtica deve ser monitorada antes do tratamento e semanalmente,
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nos primeiros trés meses apds a administracdo.
Processo de registro

A Anvisa conduziu analise técnica prioritaria do Elevidys®, considerando sua classificagao como um
medicamento de terapia génica, inovador, para tratamento de doenca rara grave, debilitante,
progressiva, sem tratamento especifico disponivel.

Para a execucado das analises regulatdrias e cientificas realizadas pela Agéncia foram utilizados
como base o contexto terapéutico, a forca e a qualidade das evidéncias disponiveis, as incertezas
detectadas e a capacidade de manejo dos riscos frente aos beneficios.

Seguem os principais elementos orientativos da avaliacao da Anvisa:
Perfil de seguranca e prova de conceito: andlise dos dados de experimentos nao clinicos.

Perfil de seguranca e eficacia clinica: analise dos dados de estudos clinicos para avaliar a
seguranca e a eficacia do medicamento em pacientes.

Aspectos da qualidade do produto: andlise dos requisitos de qualidade farmacéutica do
componente ativo e do produto final.

Estudos de estabilidade e distribuicdo: andlise de dados da estabilidade do produto no contexto
brasileiro e da definicao de processos controlados da importacao.

Estratégias para manipulacao do produto e cuidados ao paciente: analise das orientacoes e
precaucdes para a manipulacao do produto e cuidados especiais ao paciente.

Mecanismos de monitoramento e gerenciamento de riscos: analise das abordagens para o
acompanhamento pdés-administracdo, farmacovigilancia e outros requisitos aplicaveis.

Certificacao de Boas Préticas de Fabricacdo: a Anvisa certificou os processos de fabricacdo do
componente ativo e do produto acabado, com a Certificacdo de Boas Praticas de Fabricacao (CBPF),
apés inspecdes nas plantas fabris localizadas nos EUA.

Beneficios e riscos

Os beneficios do Elevidys no tratamento de pacientes com DMD, deambulantes, com idade de 4 a 7
anos de idade, demonstram uma melhora significativa em funcdes essenciais, como a capacidade
de ficar em pé, caminhar e subir escadas. Esses beneficios superam os riscos associados ao
tratamento.

A relacado entre beneficios e riscos é considerada favordvel, mesmo diante de incertezas, como a
duracao da resposta terapéutica.

A aprovacdo do registro do Elevidys oferece uma alternativa terapéutica capaz de retardar ou
prevenir o declinio funcional irreversivel, em pacientes que possuem poucas ou nenhuma opcdo de
tratamento disponivel para evitar a progressao desse declinio ao longo do tempo.

Nesse contexto, o Elevidys foi aprovado por meio da via de registro de carater excepcional,
sob condicoes de monitoramento de longo prazo, definida na RDC 505/2021, que estabelece
a possibilidade de aprovacao de medicamentos para doencas raras e graves em relacao as quais ha
uma necessidade clinica nao atendida e o medicamento tenha demonstrado efeito em desfechos
clinicos que prediz o beneficio clinico para os pacientes em longo prazo. Essa via proporciona aos
pacientes a possibilidade de acesso a novos medicamentos promissores, com tecnologias
inovadoras, e que demonstraram determinados beneficios nos grupos de pacientes submetidos as
pesquisas clinicas. No entanto, é necessario que a empresa detentora do registro continue o
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monitoramento de dados dos pacientes para confirmar a eficacia e a seguranca por um longo
periodo.

Assim, apesar de os beneficios demonstrados superarem os riscos para pacientes elegiveis, ainda
existem incertezas quanto a duracao e a caracteristica da resposta em longo prazo, o que deverda
ser monitorado pela empresa e avaliado anualmente pela Anvisa.

Monitoramento pdés-aprovacao e Termo de Compromisso

Um registro sanitdrio sob condicdes, em circunstancias excepcionais, é aplicado a medicamentos
que nao se encaixam no processo de registro padrao, pois dados abrangentes nao podem ser
obtidos devido ao pegueno nimero de pacientes, a dificuldade de coletar informacdes completas
de eficacia e seguranca devido a caracteristicas especificas da doenca, ou a lacunas no
conhecimento cientifico, inclusive sobre a tecnologia inovadora. Esses medicamentos estdo sujeitos
a obrigacdes especificas de monitoramento pds-registro.

A Anvisa estabeleceu um Termo de Compromisso (TC) com a empresa Produtos Roche Quimicos e
Farmacéuticos S.A. para que ela forneca dados adicionais sobre a eficacia e a seguranca, em longo
prazo, dos pacientes incluidos nos ensaios clinicos, com base em um acompanhamento de 15 anos,
além de estudos observacionais de efetividade e seguranca baseados em dados de pacientes
tratados no Brasil e globalmente, em cendario comercial. Esses estudos serdo realizados de acordo
com protocolos acordados e os resultados serdo monitorados anualmente pela Agéncia.

Veja quais as principais obrigacdes definidas no TC, que em breve serd publicado na integra no
portal da Anvisa:

Estudo observacional local - pacientes brasileiros

Descricao: estudo observacional local, descritivo, com coleta retrospectiva e prospectiva de dados
do mundo real para descrever a seguranca e a efetividade do delandistrogeno moxeparvoveque em
pacientes que tiveram a administracdo da terapia no Brasil, apds a concessdo do registro do
Elevidys® pela Anvisa.

Estudo pés-aprovacao - Europa

Descricdo: estudo pds-aprovacao, multinacional, ndo intervencional e longitudinal, que fornecera
dados sobre a seguranca e a efetividade do Elevidys® durante um periodo de acompanhamento de
pelo menos 15 anos. O estudo incluird pacientes brasileiros. A anélise de subgrupos de pacientes
brasileiros sera fornecida de acordo com os marcos especificados no protocolo da pesquisa clinica.

Estudo SRP-9001-305

Descricao: estudo multinacional de acompanhamento em longo prazo para avaliar a seguranca e a
eficacia em individuos que ja receberam delandistrogeno moxeparvoveque nos estudos clinicos.

Relatodrio Periddico de Monitoramento de Registro de Produtos de Terapias Avancadas

Descricdo: relatério anual sistematizado de avaliacdo critica para confirmacdo periédica dos
beneficios e riscos do Elevidys®, registrado sob condicbes de monitoramento de longo prazo.

Fonte: Anvisa, em 02.12.2024.
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