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SENADO FEDERAL

SECRETARIA-GERAL DA MESA
SECRETARIA DE REGISTRO E REDACAO PARLAMENTAR

REUNIAO
23/02/2022 - 32 - Comissao de Assuntos Sociais

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR. Fala da Presidéncia.)
- Havendo nimero regimental, declaro abertaa 32 Reuni&o, Extraordinéria, da Comissdo de Assuntos Sociais da 42 Sessdo
Legidativa Ordinériada 562 Legisatura. (Falha no dudio.) ... n°s 24 e 30, de 2021, da CAS, de minha autoria e de autoria
da Senadora Presi dente da Subcomi ssdo de Doengas Raras, Mara Gabrilli, paraarealizagao de audiénciapiblicadestinada
a debater 0 apoio prestado pelo Sistema Unico de Satide (SUS) aos pacientes acometidos pela Lipofuscinose Ceroide
Neuronal tipo 2 (CLN2), doenca de Batten, especialmente no que diz respeito a dispensagdo do medicamento Brineura
(alfaceriliponase).

Informo que aaudiénciapublicatemacoberturada TV Senado, daAgénciaSenado, do Jornal do Senado, daRédio Senado
e contard com servicgos de interatividade com o cidad&o: Ouvidoria, através do telefone 0800 0612211, e e-Cidadania, por
meio do portal www.senado.leg.br/ecidadania, que transmitira ao vivo a presente reunido e possibilitard o recebimento
de perguntas e comentérios aos expositores viainternet.

Quero, antes de apresentar os convidados e iniciarmos a audiéncia, contextualizar a realizagcdo desta audiéncia plblica
na Comissdo de Assuntos Sociais e, particularmente, na Subcomisséo de Doengas Raras, que existe na Comisséo e que é
presidida, como eu ja disse, pela Senadora Mara Gabrilli e vice-presidida por mim.

Entdo, quero dizer que, desde o inicio de 2021, acompanhamos a grave situagdo das criancas que necessitam da medicacéo
parao tratamento da CLN2 - doenca de Batten. Essa doenca rara acomete a pequena | sabella Cristina Silva Feitosa, filha
da Sra. Cremilda de Sena Silva, conhecida como Tuca, que reside em Campina Grande do Sul, naregido metropolitanade
Curitiba; também o pequeno Francisco, que vive no Parg; e outras 13 criangas no pais - estamos falando de 15 criangas.
Isso se insere no contexto das doengas raras.

ApOs ouvir o apelo das familias e organizagdes da sociedade, como a Federacdo das AssociagOes de Doengas Raras do
Norte, Nordeste e Centro Oeste (Fedrann), em 23 de novembro de 2021, apresentamos ao Presidente da Comiss&o de
Assuntos Sociais asolicitagdo de audiéncia publica com a participagéo da Subcomissdo Permanente de Acompanhamento
das Paliticas Publicas para as Pessoas com Doengas Raras.

O nosso objetivo é discutir o apoio prestado pelo SUS aos pacientes acometidos pela CLN2 - doenca de Batten,
especialmente no que diz respeito a dispensagdo do medicamento aprovado pela Anvisa e Unica medicagdo disponivel
indicada para essa doenca.

Tratamos aqui de uma acdo de politica piblica enderegada, na qualidade, a 15 criangas brasileiras, que, se tratadas com
essa medicagdo, terdo significativa reducéo de internagBes, aumento no bem-estar geral, com maior qualidade de vida
€ menos angustias para as suas familias, inclusive com a preocupacdo permanente quanto a obtencdo do remédio por
liminar da Justica. Essa € umainiciativa que vai ao encontro do preceito constituciona que afirma ser asalide um direito
de todos e dever do Estado.

No mundo, paracontextualizar, existem cercade 300 milhdes de pessoas com doencas raras, aproximadamente 13 milhdes
no Brasil. Estima-se que existam entre 6 mil e 8 mil tipos diferentes de doencas raras. Segundo os especialistas, 30% dos
casos levam a morte antes dos cinco anos de idade; 75% afetam criangas; e 80% tém origem genética. Somente cerca de
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5% dessas doencas dispdem de algum tratamento para diminuir o avanco da doenga. Como existem poucos pacientes, 0
valor do medicamento é muito elevado, impossivel de ser pago pelas familias.

A doencade Batten, objeto desta nossa audiéncia, felizmente conta com umamedicagéo aprovada pela Anvisa, mas ainda
nao disponivel no Sistema Unico de Satide.

O més de fevereiro - portanto, estamos neste més -, em especia o dia 29, uma data rara, concentra as lutas para ampliar
0 conhecimento sobre as doencgas raras.

Nos Ultimos anos, 0 Congresso Nacional tem sido iluminado nesse periodo com as cores dos raros para chamar a atencéo
da causa, fortalecer as |utas e propiciar avangos e compromissos também.

Historias de criangas, como a do Francisco, do Para, e da Isabella, no Parana, nos emocionam e nos impulsionam a
agir. Como é comum em nossas familias, 0s pais registram em videos e fotos os primeiros passos, as brincadeiras, o
balbuciar de palavras, e pouco tempo depois tudo muda. As criangas passaram ater convulsdes, perderam o movimento
das pernas, comecaram ater dificuldades para enxergar e falar. Na busca desesperada para saber 0 que aconteceu, 0s pais
peregrinaram pel os servigos de salde até descobrirem que eraumadoencarara, com um nome estranho, CLNZ2, conhecida
como doenca de Batten, uma doenga sem cura, crénica, progressiva, degenerativa e que pode levar a morte precoce, uma
noticia devastadora, sem divida, para as familias.

Nés vamos assistir agora a um video do pequeno Francisco para entender melhor o resultado do tratamento na vida de
criancas. E necessario dizer que o video é importante porque a imagem fala muito mais do que mil palavras. Como s
muitas criancas no video - alids, poucas criangas, 15 criangas... Inclusive, esse conhecimento ndo é acessivel, muitasvezes,
para a classe médica. Entdo, podemos todos nés, com autorizacdo da familia, divulgar esse video para que a doenca de
Batten possa ser conhecida e para as pessoas saberem que existem tratamento para essas criangas.

Vamos assistir entéo ao video. Pego & Secretaria que o providencie.
(Procede-se a exibicéo de video.)

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Eu agradeco.

Peco a Secretariada Comissdo, inclusive, paradeixar o video disponivel paraque possamosencerrar estaaudiénciapublica
novamente vendo o video.

Que essas criangas, suas familias e os profissionais nos inspirem a, em conjunto, construirmos solucdes para a doenca de
Batten e para as outras doencas raras também!

Nesta audiéncia nés vamos ouvir a sociedade organizada, as familias, os técnicos, o Ministério da Salde.

Nosso objetivo é encontrar caminhos para, no curto prazo, podermos disponibilizar a medicagdo para a doenga de Batten
no SUS.

E necessério destacar que foram mais de 2,2 mil contribuicdes favoraveis ao tratamento da doenca de Batten na recente
Consulta Publica 89, da Comissio Naciona de Incorporaco de Tecnologias no Sistema Unico de Salide (Conitec). As
familias sustentaram que existem evidéncias positivas em relagio aos resultados do tratamento. E um absurdo que a
questdo ndo tenha sido resolvida até o momento, pois o tratamento dessa e de outras doengas raras produz impacto na
diminuicdo dos custos com as agoes judiciais, dobra seu prego muitas vezes, e traz outros beneficios, como a diminuicao
de internages frequentes e sequelas, além de propiciar melhorias na qualidade de vida para toda a familia.

Com base no direito a salide, previsto na Constituicdo Federal, apoiamos a articulacdo da sociedade e o fortalecimento
da Politica Nacional de Atenc&o Integral as Pessoas com Doengas Raras. E preciso ampliar os protocolos e centros de
atendimento, promover articulagéo das agbes no SUS e a capacitacdo dos profissionai s de salide, além de propiciar avangos
nos tratamentos com estabel ecimento de um niicleo nacional para congregar as diversas iniciativas de desenvolvimento
tecnol gico e de pesquisa sobre as doencgas raras no Brasil. Juntos podemos avangar no cuidado e nos direitos das pessoas
com doengas raras e suas familias.

Muito bem, para o dia de hoje, entdo, nds temos apresentacdo - agradecemos a presenca inclusive - dos expositores, das
expositoras basicamente. E umaalegriater vocés aqui na Comissio de Assuntos Sociais em conjunto com a Subcomissio
de Doengas Raras. Entéo, néstemos, em primeiro lugar: a Dra. Mara L ucia Schmitz Ferreira Santos, que € Neuropediatra
do Hospital Pequeno Principe de Curitiba, especialista na doenca - o Pequeno Principe é uma referéncia no Parand e no
Brasil, e a Dra. Mara € uma referéncia para as familias que tém entes queridos com doengas raras -; a Sra. Cremilda de
Sena Silva, a Tuca, que € representante dos pacientes da doenca de Batten, que a gente mencionou agora hé pouco, mée
da Isabella; a Sra. Monica Aderaldo, Presidente da Federago das Associacdes de Doencgas Raras do Norte, Nordeste e
Centro-Oeste (Fedrann) - aliés, quero também parabenizar a Tuca e a Fedrann pelo excelente trabalho que fazem -; e
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temos também, com muita alegria, a presenca da representante do Ministério da Salde, que discorrera acerca do estado
mais atual de andlise pela Conitec, quanto adispensagéo do medicamento Brineura- quero inclusive aqui citar, eujatinha
citado antes, aDra. Priscila Gebrim Louly, agradeco pela presenca também -, e discutiraaincorporagéo do medicamento,
dispensacéo em face da sua aprovacao pela Anvisa para aquisicao privada.

Ent&o, sejam todas bem-vindas.

Cito, maisumavez, aDra. Mara, a Sra. Cremilda- bem conhecida -, a Dra. Priscila e também arepresentante da Fedrann.
Cito a Cremilda, a Dra. Mara, a Dra. Priscilae a Dra. Monica. Eu sempre me confundo. Monica também é médica e faz
um excelente trabalho no Hospital de Clinicas do Rio Grande do Sul.

Muito bem, entdo, eu passo, em primeiro lugar, a palavra para a Dra. Mara, especialista na doenca, neuropediatra do
Hospital Pequeno Principe de Curitiba.

Com apalavra, entdo, aMara.

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS (Para expor.) - Bom dia atodos!
Muito obrigada, nosso Senador Flavio Arns, pela oportunidade.

Agradeco a presenca de todos, por estarmos agui convivendo neste dia de hoje. E uma batalha, uma luta de muitos anos
de muitas familias. Que a gente possa, com isso, colaborar e expor a situagdo da patologia, da doenca e das familias!

Eu gostaria de pedir o compartilhamento de tela. (Pausa.)
Eu gostaria de saber se vocés estéo vendo. (Pausa.)

Estéo vendo?
Sm?0.k.!
Ent&o vou falar um pouquinho da parte da cerliponase afa. Certo? A doenca, em si, do que se trata?

O Dr. Flavio Arns ja é quase um médico, ndo é, Senador Flavio Arns? De tanto ele ouvir, ele ja sabe sobre a patologia.
Elejafez umaintrodugcdo muito importante.

Entdo, como o Dr. Flavio ja disse, o que é? A lipofuscinose ceroide neuronal tipo 2, também conhecida como doenca
de Batten ou CLNZ2, € uma doenca lisossomal, neurodegenerativa, € uma doenca autossdmica recessiva, 0 que significa
que, em 25% de cada gestacdo, pode-se ter um filho com a mesma doenca. E uma doenga em que existe uma deficiéncia
enzimética. A enzima se chama tripeptidil-peptidase, que é a TPPL. A incidéncia é de 0,15 a 9 casos a cada cem mil
nascidos vivos. O que essa doenca faz? Ela acumula uma substéncia, como vemos nessa figura aqui embaixo; sdo esses
vermelhinhos. Elafaz o acimulo da lipoxina ceroide e faz uma apoptose neuronal . Entéo, faz uma morte celular tanto no
cérebro como na retina da crianga, acarretando, com isso, varios graus, inicio de perdas visuais, convulsies e disfuncdo
cognitiva.

O inicio dessa doenca pode se dar de algumas maneiras. Ha as habituais, como nés chamamos. No inicio dos dois anos
deidade, a criancajatem, muitas vezes, um atraso nafala; elajafalaum pouco mais devagar.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Dra. Mara, € s6 um
minutinho! Eu s quero perguntar...

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS- Sim!

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - ... para a Monica,
paraa Cremilda e paraaDra. Priscila se estéo escutando bem também. O som esta bom? (Pausa.)

Esta bom? Positivo? (Pausa.)
Isso! Entdo, estd 6timo! Tudo bem!
A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Esta bom.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Era sO para
confirmar...

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - E claro!

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - ... para 0s outros
gue nos acompanham pelos meios de comunicagao.

Desculpe-me ainterrup¢do, Dra. Mara.
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A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Imagine! Tranquilo, Dr. Flavio!

Veja o que nds temos, entdo? O fendtipo, como a gente faa... O que é fenétipo? E a caracteristica clinica da doenca.
Ent&o, normalmente, alipofuscinose iniciapor voltados dois anos, com atraso nalinguagem, iniciando depois com crises
convulsivas.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Eu sO estou
interrompendo mais uma vez, porgque a Dra. Priscilalembrou que os eslaides ndo estdo passando.

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - N&o?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - N&o. Esta no
primeiro ainda, em que esta escrito "cerliponase alfa’.

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Ah, €? Nao estéo vendo? Olha, entdo, ta&. Nada, nada.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Desculpe...

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Nao, imagina, € bem importante. Obrigada. Ent&o, acho
gue eu vou ter que descompartilhar e voltar de novo, s6 um minuto.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS- PR) - Vocé precisacolocar
no modo "apresentacao”.

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Isso mesmo, mas as vezes eu tenho que entrar na aula...
Deixe-me ver aqui sevai. (Pausa.)

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Todos que nos
acompanham pel os meios de comunicagéo do Senado, a gente est4, inclusive, fazendo essa pequenainterrupgéo para que
todos aproveitem muito bem a apresentac@o da Dra. Mara, que € especialista, neuropediatra, umalideranca...

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Estdo vendo, Dr. Flavio?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Estamos no primeiro
eslaide ainda...

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Ele ndo passa... T4, para mim ele passa e ndo passa ai.
Ent8o, as vezes eu vou ter que fechar tudo. S6 um minutinho, deixe-me ver se eu consigo aqui. (Pausa.)

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Eu s0 pergunto para
aMonica e para a Cremilda se para vocés também esta no primeiro ainda. Esta no primeiro eslaide? (Pausa.)

Sim. S6 para... As vezes a tecnologia num computador é uma coisa e no outro & outra.

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Isso mesmo, principa mente quando a gente quer que dé
certo.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Se vocé quiser,
Mara, ndo s4i...

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Veasevai dar certo agora...

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Vamos ver...

A SRA.MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Deu?

O SR. PRESIDENTE (Fé&vio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Estano primeiro...
A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS- E... Ele ndo passa. Que interessante.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - O primeiro estdbem
bonito. Agora deu certo, a Priscila esta falando.

A SRA.MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Mas eu acho que ndo esta passando... Ja estd no segundo?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - N&o, ndo estd. Ndo
esta funcionando.
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A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Estano primeiro ainda?
O SR. PRESIDENTE (Flévio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Esta no primeiro.
Se vocé quiser, Dra. Mara, e ndo for atrapalhar, eu passaria a palavra paraa Cremilda...

A SRA.MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Uhum... Eu s6 vou ver se agora... Vejasefoi. Foi ? Passou
ou nao?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Esta no primeiro.

A SRA.MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Nao passa, nao é? Entdo, acho que pde a Cremilda, Senador
Flavio, porque assim eu ndo atrapal ho a apresentacao.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Esta bem.

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Néo esta passando, ndo €?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Néo.

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Dai eu acho que vou pedir para o pessoal da CAS se a
gente pode... Eu acho que ndo consigo mandar para eles aaula, eu acho que ndo. Deixe-me ver se consigo aqui. (Pausa.)

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Depois, inclusive,
essa apresentacao...

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - E assim esta passando ou n&o?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Esta passando.
Agora, esta passando.

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Entéo, se néo for dificil, posso passar nesse eslaide?
Porque, guando p&e o modo de apresentacdo, ele ndo passa. Quando eu desco aquii...

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Pode ser no pequeno,
Dra. Mara.

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Pode ser?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Pode ser. E, depois,
todo o material ficara disponivel, se a senhora concordar...

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Claro, com certeza, sem dlvida...

Entdo, se eles ndo se importarem, posso recomegar, Senador Flavio?

O SR.PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Pode, pode. Desculpe
ainterrupcdo ai, mas é que a sua apresentacdo € superimportante.

A SRA. MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS - Imagina... Eu que peco descul pas pel o atrapal ho.

Entdo, eu vou falar da lipofuscinose ceroide neuronal tipo 2, ndo €? Como a gente havia falado, € uma doenca
neurodegenerativa, autossdmica recessiva, isto €, existem 25% de chance de vocé ter um filho com a mesma doenga na
proxima gestacao.

Existe a deficiéncia de uma enzima que se chama tripeptidil peptidase. Quando falta essa enzima, existe um aciimulo
dessa outra enzima no cérebro e naretina, fazendo o que a gente chama de apoptose celular, isto €, uma morte neuronal.
A incidéncia dessa doenca € de 0,15 a 9 casos a cada 100 mil nascidos vivos.

Existem vérios graus de sintomas, desde perda visual, crise convulsiva e cognitiva, em que a crianga vai perdendo a
inteligéncia.

Entdo, os sintomas dos nossos pacientes podem variar, desde a perda da fala... Ou nem perda, as vezes ha um atraso na
linguagem; umacriancaque vinhanormal, e elafalamenos do que o habitual. Ela passa a desenvolver crises convulsivas,
como vocés notam nessa linha do tempo, e passa depois a ter ataxia, uma ateragdo na marcha, como o video mostrado
pelafamiliado Francisquinho. Elajavai perdendo o equilibrio e vai, cadavez mais, perdendo as suas aquisi¢des. Entéo,
tem perda visual, vai falando cada vez menos, andando cada vez menos, até que ele precisa de uma sonda nasoenteral,

5/20



Reunido de: 23/02/2022 Notas Taquigréficas - Comissdes SENADO FEDERAL

gastrostomia - que € o buraquinho que se faz na barriga para se alimentar - e, as vezes, para de respirar, precisando de
um buraquinho para respirar, que € a traqueostomia, certo?

A partir disso, 0 que nds temos? Nés temos uma pontuagdo, que a gente chama escala de Hamburgo. Essa escala de
Hamburgo foi proposta para avaliarmos a categoria funcional dos pacientes. Entdo, podem ser tanto na linguagem, nas
crises convulsivas, nafuncdo visual, perfazendo esse escore total. Mas 0 que nés avaliamos mesmo, que € o primordial,
seriaafuncdo motora e alinguagem. Nafungdo motora e nalinguagem, amelhor nota seria 6, e apior nota seria 0. Entéo,
para as criangas entrarem para uso inicial da medicacdo, seriaem torno de6 a 2.

Entdo, quai s s80 0s nossos desafios frente aisso? Qual € o nosso desafio? A medicagdo. N6s temos hoje a medicacdo que
chama cerliponase alfa, que é umaterapia de reposi¢ao enzimética: vocé repde a enzimano corpo do paciente quando ele
ndo consegue produzir. Como ela atua? A gente a chama de pré-enzima recombinante contendo uma manose-6-fosfato.
Ela é translocada para dentro do lisossoma, é ativada, e vai atuar como atripeptidil peptidase. Entdo, vocé repde aenzima
no cérebro dessa crianca.

Estes agui sdo os estudos que comegaram em camundongos, foram para cées, tendo uma eficécia extremamente positiva.
Ent&o, 0 estudo para termos... Quando comegou a se estudar esse tratamento? Desde 2008. Os remédios demoram para
VOCé comegar ater 0s ensaios clinicos em animais, até vocé chegar aFase | e aFase I, que foi em 2017. Entdo, veja: de
2008 para 2017, quando jafoi liberada essa medicacdo nos Estados Unidos e na Europa. E hoje, em 2019, jaseiniciou o
estudo em criancas menores. O primeiro estudo, em 2017, foi de 3 a 18 anos; agora 0s menores, com 2 anos de idade.

Os estudos mostraram o qué? Quando passou o estudo da Fase | paraaFase 1, que foi em humanos, seiniciou - o estudo
foi dacerliponase afaintraventricular - em 24 criangas, de 3 a 16 anos. Esses pacientes foram tratados e comparados com
42 criangas do grupo histérico. Vocés podem ver aqui no gréfico ao lado: alinha azul refere-se aquem tomou o remédio;
alinha vermelha, a quem n&o tomou a medicagéo.

Esses estudos sdo feitos com histéria natural por qué? Nao é eticamente correto vocé estudar ou fazer uso do placebo. E
0 que é o placebo? N&o € uma medicacdo, € muito usado na medicina para 0s ensaios duplos-cegos, em que, num grupo
vocé usa medicacdo, no outro grupo vocé ndo usa medicacdo. Nesse caso, hdo ha como vocé instalar um reservatorio,
um dispositivo, dentro do cérebro dessa crianca e ndo usar medicacdo. Entéo, por isso, sempre os estudos sdo feitos com
historia natural.

E o quefoi visto? Tanto no primeiro gréfico, que € motor e linguagem; no segundo, motor; e no terceiro, linguagem, vocé
vé que no grupo azul, que usou a medicacdo, a histéria mudou completamente. Vocé estabilizou a doenca, a evolucéo
da doenca nesses pacientes.

Aqui também temos um estudo mostrando umacoorte de oito criangas, em trés hospitais universitarios, mostrando também
0 tratamento precoce e a sensacao da progressdo da doenca.

Aqui temos um outro estudo que estabilizou, foi em 11 criangas. Cada grafico desses foi um passinho mostrando que
retardou a progressdo doenca, e uma dessas criangas até melhorou a sua pontuago.

Aqui ha um estudo que eu acho bem interessante, que € o tratamento dos pacientes pré-sintométicos, em que Vocé vé o
gué? Esse irmao, esse menino, aqui no grafico de cima, esse paciente 1 fez o diagndstico com 42 meses, com trés anos
€ meio aproximadamente, e comegou atratar. Dois anos depois do tratamento... Aqui temos uma ressonancia magnética,
do lado, e para quem ndo esta familiarizado, €ela mostra um pouquinho mais dilatados os ventriculos - que sdo aquela
aparéncia de borboleta, um pouquinho mais dilatada -, e os sulcos cerebrais um pouquinho mais aumentados. Entao, ja
houve uma melhora, evoluiu lentamente, masfoi.

No paciente de baixo, que é 0 irmao, foi feito o diagndstico sem haver sintoma nenhum, erauma crianca normal, o que a
gente chama de pré-sintomético. Foi iniciado o tratamento e 0 que que aconteceu? N&o houve nenhuma atrofia cerebral.
Ent&o, isso mostra o qué? Que quanto mais cedo nds tratarmos esse paciente, melhor evolucdo e o progndstico dessa
crianca.

Aqui nés temos também esse Ultimo estudo, que foi coletado em 2020 - e j& ha para 2021 -, mostrando o que a gente
acabou de falar: nalinha azul os pacientes que fizeram o tratamento e na linha vermelha os de histéria natural. Entdo,
vocé vé que a evolucdo é muito diferente quando vocé tem um tratamento com reposi¢ao enzimética.

Aqui é um outro caso mostrando para vocés - ndo € um caso do Brasil, foi de 2016: duas irmas, que tém uma associagdo
hoje, uma fundac&o na Inglaterra, a Fundacdo Nicole & Jessica. Com a Nicole, o que foi? Ela participou do estudo em
2016, em Hamburgo, com aDra. Angela Schulz, que mostrou... Elafez o diagnéstico quando tinhatrés anos. Essaprimeira
foto é elanacaminha, jaestavacom o dispositivo parafazer ainfusdo. Atualmente, elajaestdcom nove anos, elajatemum
comprometimento sevocéfor ver, elajaé umacriancaque jatem umaface tipicade que tem algumadeficiénciacognitiva,
diferentemente dasuairma, ao lado, quefez o tratamento e o diagndstico ainda assintomatico, porque, como é umadoenca
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genética, vocé tem como prever isso, vocé pode fazer exames nos irmaos, previamente higidos, principa mente quando
nascem, porque vocé sabe que ele vai desenvolver a doenga. Hoje, menina, a Jessica, € uma menina gque esta com
seis anos, ela esta brincando ali ao lado, com um brinquedo, numa cama do hospital - provavelmente no dia em que foi
fazer ainfusdo - e vocé pode ver que elaé umameninanormal, elajaescreve ejalé.

Entdo, a cerliponase ndo é s6 um tratamento paliativo, ela pode também deixar uma crianca, quando € tratada
precocemente, ter uma vida normal, até onde nés sabemos hoje. 1sso é extremamente importante. Nao € uma cura, mas
vocé deixaumacrianga com qualidade de vida e elapoderdir paraaescola, poderabrincar, podera ser um cidaddo, exercer
esse direito de cidadania, aém de ndo desestruturar toda umafamilia, porque muitas vezes nés sabemos do custo que traz
parauma familiater uma crianca especial. Entdo, faz toda a diferenca o tratamento. 1sso é extremamente relevante.

Frisando isso, parte daquelaimposicdo vocé faz dentro do septo. Entdo, como vocés estdo vendo esse cateter agqui em cima,
voceé coloca esse cateter, implanta, pelo menos 15 dias antes da primeira infusdo. Quem faz isso € um neurocirurgiao.
Isso ndo é uma coisa dificil para um neurocirurgido, isso é uma coisa extremamente comum para um neurocirurgido, é
um procedimento que ndo é extremamente complexo, ndo, porque eles fazem isso diariamente, eles colocam vavulas
no cérebro. Entdo, para eles colocarem o cateter € uma coisa simples, ndo é nada complexo. Todo servico que tem um
neurocirurgido faz isso com uma certa facilidade. Colocando esse cateter, 0 paciente nosso saiu do centro cirdrgico e foi
para o quarto, ndo precisou de UTI, ndo precisou de nada disso.

Essacriancanossa, |sabella, faz ainfusdo no quarto do hospital. O que precisa? Detreinamento, obviamente, paratudo que
€ novo. Entéo, vocé treina... Fala com o neurocirurgi&o e explica o que vocé quer, treina uma equipe de enfermagem que
fara.. Nos precisamos de treinamento da farmacia do hospital, da equipe de enfermagem e dos médicos dessa equipe do
hospital. Por qué? Com isso nds teremos todo o tratamento adequado, sem risco de infecgdo para o paciente. Eu trabalho
em um hospital onde eu tenho residentes. Todos 0s nossos residentes fazem infusdo enzimatica. Entdo, ndo precisanem
Ser um neurocirurgido, porque € uma técnica que um médico com pouco treino consegue fazer. Isso facilita muito o
tratamento em nivel de hospital.

Quando vocé ouve a primeiravez falando que se fara uma medicacdo dentro do cérebro de uma crianga, meu Deus, como
serd isso? Entéo, sO explicando que quanto a isso existe uma certa... Tem que existir conhecimento e técnica, mas isso
ndo impede que a crianga possa fazé-lo num hospital terciério, certo?

Naterapia de reposicdo enzimética, o que nés temos de complicactes quando se faz a medicacdo? Pode ter aumento das
crises convulsivas, pode ter febre, vomito, hipersensibilidade, e vocé pode ter infeccbes de vias aéreas. Gragas a Deus,
com a | sabella nés tivemos quase nada de complicacdo. Entdo, isso facilitamuito o trabal ho.

Esse aqui é um eslaide que eu peguei da Conitec, onde nds tivemos essa contribui¢cdo por analise or¢camentaria, em que
nés observamos aqui a previsdo de tratamento nos paises no mundo. Ent&o, vejabem, no Brasil, o que nés temos? Quinze
pacientes, como o Senador Flavio ja haviafalado. NOs ja sabemos que os dados estatisticos ndo atingem cinco pacientes-
€asos, cinco novos pacientes no ano. N6s ndo temos isso. 1sso é de extrema importancia porque faz com que o nimero...

N&o hd um nimero grande de pacientes e nem vamos ter um grande nimero de pacientes, como outras doencas que de
cinco viram vinte, viram cem, viram duzentos. Os nossos ndo. Ent&o, os dados estatisticos até atuais mostram que talvez
aincidéncia seja menor no Brasil, porque isso varia muito de pais para pais. Entdo, por que ndo tratarmos 0S n0ssos
pacientes, que sdo quinze, certo?

Segundo a consulta publica que foi realizada, dos pontos positivos que nés temos do tratamento dos nossos pacientes -
noés jatemos em torno de sete a oito pacientes tratados -, 0 que a gente observou? Uma diminuicdo de internagdo por crise
convulsiva, estabilizagdo das doengas, melhora da fala e localizagdo, como o video do Francisguinho mostrou, firmeza
muscular, melhora da locomocéo, maior facilidade para se alimentar, melhora do humor e &nimo na esperanca de um
tratamento, certo? Ponto negativo: dificuldade de acesso a medicacdo. Hoje o ponto negativo que nds temos é esse.

Aqui nés temos o caso clinico dalsabela, o quetalvez a Tucafale também, eu vou falando como médica. Ela chegou para
nos e, até os seis, sete anos, essa crianca ndo tinha nada, a Isabela. Entéo, ela € um fendtipo atipico que nds chamamos,
ela ndo teve nenhum sintoma com dois anos. Ela comegou sete anos com crise convulsiva, oito anos com ataxia, nove
anos com piora das crises convulsivas, tendo usado todos esses anticonvulsivantes sem melhora. Vocé sd ameniza as
crises, mas €elas persistem, infelizmente. Aqui, com nove anos, nés solicitamos a medicagdo e com onze anos chegou a
medicagdo. Entdo, demoramos dois anos.

Nesses dois anos, a primeira dose que foi infundida na Isabelafoi no dia 28 de outubro de 2021. O que nds observamos
a partir do momento em que iniciamos? Uma melhora das crises, uma degluticdo melhor e melhora na linguagem. A
| sabel a piorou muito em poucos meses, foi impressionante a pioraque elateve: entdo, eladeglutiabem, parou de deglutir,
passamos uma sonda nasoenteral e, quando iniciamos a infusdo, por incrivel que parega, €la conseguiu comer um péo de
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queijo, coisa que ha muito tempo ela ndo conseguia mais saborear. Parece uma coisa simples, mas quem tem um filho
com necessidades especiais sabe a importancia de tudo isso.

Aqui alsabela, nesse primeiro eslaide, normal com sete anos de idade; aqui €la, na segundafoto, nacama, no diaem que
ela pbs o dispositivo. Entéo, saiu do centro cirdrgico, foi para o quarto, raspou o cabelinho. Aqui do lado, quando vocés
vao ver, existe acicatriz e sem o cabelinho. Aqui embaixo, 0 cabel o cresceu rapidamente. E o que ndésvimos? Que elaleva
uma vida muito bem por usar cateter de Ommaya. Entdo, ela é uma crianga que consegue ter uma vida normal, mesmo
com o cateter. Entdo, isso ndo impede, o cateter ndo € um obstéculo.

Eu ndo sel se vou conseguir passar 0s videos aqui, acho que sO natela, se eu conseguisse pdr em alto. Mas aqui € um
video em que - eu ndo sei sea Tucava mostrar - esta a | sabela com sete anos normal e depois, com onze anos, andando
com andador. E infelizmente é isso que a gente vive.

Aqui, esse edaide de baixo mostraal sabela, em 2020, com dez anos, fazendo umalive naqual eladiz: "Por favor, assistam
alive, compartilhem comigo, me gjudem, gjudem a conseguir a medicacdo”. E elafala com umavoz que a gente chama
com disartria, mexe um pouco mais lento.

No video ao lado, que é de 2021, em abril, ela tinha dez anos de seis meses, ainda comiabem e elajafaa "Aqui, com
sete anos, eu andava, eu brincava, eu corria, euiaparaaescola, eujaliaejaescrevia'.

Aqui nesse Ultimo, embaixo, 0 que nés temos? E onde ela fala com mais dificuldade e é onde ela ja tem o uso de uma
sonda nasoenteral.

Ent&o, vocés vao ver agqui: em seis meses, a evolucao é catastréfica para essa crianga. Entéo, vocé esperar ajudicializacgo
nesses pacientes é quase um crime. Esta certo?

O que nos temos de situacdo real no nosso pais? Nos temos quinze casos, de sete a oito, que estdo judicializados ou de
sete a 0ito sem tratamento. Ent&o, isso acarreta um atraso muito grande no inicio do tratamento dos pacientes.

O paisja paga por esse tratamento para essas criangas - certo? -, de uma maneira judicializada. 1sso j4 € pago, sO que ja
tiveram uma piorados seus sintomas neurol 6gicos. Entdo, vejam alsabela: com nove anos, elaeraumacriancaque andava,
falava, tinha sua autonomia. Chegou a medicagdo com onze anos, dois anos depois. O que nos ja temos? Uma crianga
com dificuldade de deglutir, umacrianca que ndo andamais. A esperados recursos judiciais é crucial. Entéo, ndo adianta
nos deixarmos isso nas maos dos juizes. A Justica € fantéstica, precisamos dela, mas, nesse caso, nés sabemos que ela é
morosa. Entdo, um ano, seis meses, dois meses para uma crianga muda completamente o progndstico, a vida dela depois.

Vegam, ndo sdo as mesmas criancgas da época do diagnostico. Entdo, quando nés solicitamos a medicagdo, nds temos uma
crianca; quando chega a medicagdo, nos temos outra crianga. E por isto atrasa: pelajudicializagdo.
Eu vou mostrar para vocés aqui.

Nossos pacientes... Nés j& sabemos a histéria da Isabela, mas temos outros. Como eu sou uma médica que fago
neuropediatria, infelizmente j& passaram vérias criancas com essa doenca que ja foram a 6bito. Eu me lembro, na minha
memodria, de que pelo menos trés a quatro criangas ja morreram, e aqui sdo 0s que ainda estdo vivos. Por exemplo: aqui
guem esta no cavalo é um outro menininho, que é o luri. Aqui ele brincava, elefalava, ele corria. Agora, nafoto debaixo,
elejaestaacamado. Eu japedi amedicacdo para essacriancafaz mais de doisanos. Antes, tinhamos como tratar, tinhamos
um prognostico. E agora?

Ao lado nds temos uma outra menina, que é a Lana. Ela chegou para nés andando, conversando, falando. Ja pedimos a
medicagdo faz mais de um ano. Hoje elaja estd com dificuldade de andar e ja usa sonda nasoenteral. Quando seré que vai
chegar a medicacdo dessa crianga? Entéo, nGs precisamos correr.

NOs ndo queriamos ajudiciaizagcdo. NOs queremos a incorporagdo da medicacdo, para que possamos realmente fazer jus
aessas criangas.

Qual éo custo dajudicializagio no Brasil? E extremamente caro. Nos médi cos ndo gostamos dajudicializacd. Asfamilias
também ndo gostam dajudicializagdo. E acredito que o Judiciério também n&o gosta, e 0 governo também néo deve gostar,
porque o custo é de duas a trés vezes mais caro se essa medicagao fosse incorporada.

V€ja, nds temos hoje de sete aoito criancas que ja sdo judicializadas. Se ndo fossem judicializadas, as quinze ja poderiam
estar sendo tratadas com o mesmo preco dessas que sao judicializadas. Entdo, isso se tornainjusto. NOs precisamos fazer
com gue essa medicacdo sgjaincorporada.

Veja, como jadisse anteriormente, o Brasil ndo atinge cinco casos novos ao ano. Entdo, ndo temos tantos pacientes assim.
Veja, no mundo, nés temos hoje 250 casos com lipofuscinose ceroide.
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E aqui nds temos toda essa terapia de imposi¢&o, enquanto ja é liberado nos paises da Europa e da Asia - na Inglaterra,
na Alemanha, na Irlanda, na Itdlia, na Franca, na Escocia... Entdo, em vérios paises, isso ja € utilizado. Aqui nds temos
na Argentina e no Brasil. Entdo, a gente pede isso.

Esta € arevisao bibliografica, para quem tiver interesse de entrar nos artigos.

Eu gostaria de deixar como recado: vamos incorporar essa medicac8o para que possamos Ser justos com todos 0S N0ssos
pacientes.

Eu gostaria de agradecer atodos e pedir descul pas por ndo ter aberto os eslaides e nem ter mostrado os seus videos.
Muito obrigada.

Estou aberta para perguntas se assim desejarem, estd bem?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Eu agradeco a Dra.
Mara e quero parabenizé-la novamente ndo sd pela apresentacdo, mas pel o trabalho que a senhorafaz com as criangas, 0s

adolescentes, asfamilias, que é umareferéncianessadreae em um hospital que é umareferénciano Brasil também queéo
Hospital Pegqueno Principe, de Curitiba. A senhoraé especialistae, portanto, tem umaopinido muito importante nessa&rea.

Eu quero lembrar a todos que nos acompanham que esta audiéncia esta tendo a cobertura da TV Senado, da Agéncia
Senado, do Jornal do Senado, da Radio Senado, e ha a possibilidade de haver a interatividade - relembro - através da
Ouvidora, pelo telefone 0800 0612211; do e-Cidadania, pelo Portal www.senado.leg.br/ecidadania.

Antes do inicio, eu havia dito paratermos no maximo 15 minutos. Houve uma dificuldade no inicio da apresentacéo, que
ultrapassou um pouco 0s cinco minutos, mas foi muito bom para se ter aideia global da area, do ponto de vista médico
da especialidade.

Parabéns, Dra. Maral Continue firme ai na caminhada, que é muito importante.

Eu passo a palavra paraa Sra. Cremilda de Sena Silva, que é conhecida como Tuca. Ela é de uma cidade bem proximada
de onde eu resido, Campina Grande do Sul, e é a representante dos pacientes da doenca de Batten. Entéo, a gentetem a
opinido da especialista, dafamilia, dafederacdo, e do Ministério da Salide, ao final.

Com apalavra, Tuca. E s apertar |4 paraliberar o som. (Pausa.)

Iss0.

A SRA. CREMILDA DE SENA SILVA (Paraexpor.) - Bom diaatodos.

Desculpem aminha leiguice no sistema aqui porque demorei um pouquinho a entrar.

Eu ndo sei se fui autorizada a passar um video antes de a gente comegar afalar. Foi pedido paraa Greicy e ndo sei seela
val passar. Eladisse queiria passar antes daminhafaa...

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Eu acho que... O
video é seu, Cremilda?

A SRA. CREMILDA DE SENA SILVA - O video é de outro pai, é 0 pai do Francisgquinho. Foi pedido, mas ndo sei
se alguém...

O SR. PRESIDENTE (Fé&vio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - N&o...

A SRA.CREMILDA DE SENA SILVA - Isso.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Muito bem. O.k.
(Procede-se a exibigéo de video.)

O &. Bruno Marinho: "Quero cumprimentar a todos aqui presentes e agradecer por este momento de fala. Eu sou Bruno
Marinho, sou pai do Francisco Alexandre Costa Marinho, o Francisquinho, paciente com CLN2, a doenca de Batten, que
estd em andlise sobre a incorporacgéo do medicamento Brineura (cerliponase alfa) ao SUS.

Quero deixar aqui a minha indignacdo completa, como paraense, como nortista e como pai de uma crianga com doenca
de Batten. A avaliacdo que foi feita pela Conitec, principalmente pela pessoa da D. Inés Magalhaes, foi extremamente
preconceituosa, inadequada, pois coloca em xeque e contesta toda a luta do meu filho, a minha luta, toda a luta da minha
familia para conseguir o tratamento, toda a luta da minha familia e de todos ao nosso redor, de toda a equipe médica, de
toda a equipe técnica para que o Francisco possa ter melhora, de toda a equipe multidisciplinar, de toda a equipe que
trata o Francisco e traz todos os beneficios que ele comprovadamente tem e vem adquirindo. Entdo, é revoltante toda

9/20



Reunido de: 23/02/2022 Notas Taquigréficas - Comissdes SENADO FEDERAL

situacéo que senhora colocou. O Norte tem sim profissionais qualificados, tem sim uma familia que luta e faz
lobismo pelo seu filho, ndo por empresa. A senhora tem que entender o que é lobismo.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Muito bem.
Antes de vocé continuar, Tuca, terminou o video?

A SRA.CREMILDA DE SENA SILVA - Terminou.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Terminoul.

Eu s6 quero que a Comissdo de Assuntos Sociais, a Secretaria, transcreva. Vamos mandar isso para o Ministro da Salde,
com o voto de indignacdo e de apoio a fala do pai, da familia, porque o que todos nés brasileiros esperamos € que haja,
na verdade, sensibilidade, escuta, construcdo de caminhos, que é o que a gente esta tentando, inclusive, nesta audiéncia.
Se houve essa atitude preconceituosa, atitude de diminuir o potencial, a capacidade e a competéncia dos profissionais
do Norte, essa pessoa tem que ser, na verdade, denunciada e tem que pedir desculpas publicas para as familias e para
as pessoas. Entéo, eu s peco para a CAS transcrever. Vamos aprovar esse reguerimento na Comissdo, para mostrar a
indignacdo com o tratamento, 0 que jamais deveria acontecer, particularmente na &rea da salide, quando as pessoas ja
estdo téo fragilizadas.

Ent&o, com a palavra, Tuca. Adiante.

Obrigado.

A SRA. CREMILDA DE SENA SILVA - Muito obrigada. Eu ndo... Eu sei que o senhor iriaagir assim, porque o senhor
€ de um caréter e de uma sensibilidade humana extraordinéria, Senador. Sempre o admirel - e aminhaadmiracéo é eterna
- pelasua atitude.

Bom, dando gancho aessafalado Bruno, nés, familia CLN2, com os nossos filhos, estamos revoltados sim com adeciséo,
ainsignificancia a que chegou essa reunido da Conitec, um desleixo a salide, tirando totalmente da Constituicdo a vida,
o direito avida, que as criangas tém.

O que essa mulher falou e todos os outros foram atras é que ndo ha davida sobre a eficacia do medicamento, porém eles
nao podem liberar; deixem judiciaizar porque eles simplesmente lavam as méaos. Foi isso quefoi...

N&o sei 0 senhor conseguiu assistir areuniao da Conitec, mas nés assi stimos vérias vezes e ficamos indignados como essa
reunido foi levada. Ela comecou a parte de CLN2 ja com a negativa. Ela comecou a reunido dizendo: "Olha, eu ja estou
aqui nervosa, indignada porque i sso € uma coisamuito séria que nds temos que avaliar muito bem ai. A gente ndo pode se
prejudicar”. Ai eladisse que nés... Eu falo "nés" porque aqui no Sul a gente trabalhou muito também, mas é claro que o
Norte tem mais pacientes, tem um trabal ho de antes, porque alsa comecou tardio. N6s trabalhamos muito. Nds ndo fomos
aum médico, nés fomos a varios médicos. Ela questionou até a quantidade de médicos que deram parecer favoravel - ela
guestionou. Tirando ai o... Ent&o, para que médico? Ela ndo confiou na consultoria publica. O tanto de voto... Elaintima
acolegado lado, falou: "Olha, Leticia, vocé me explica ai como que pode ter esse tanto de voto na consultoria publica?
Vocé me da ai uma satisfacdo, porque, se ha sete criancas usando o medicamento e quinze esperando, como que ha 2.303
votos afavor? Isso ai esta errado ou entéo a empresa comprou e fez ai uma compra parater esses votos ai*'. Foi isso que
ela disse claramente nessa reuni &o.

Ent&o, nds, como pais, estamos real mente revoltados, porque ela ndo esta |4 para avaliar a consultoria publica. Por isso
gue é consultoria publica. Entdo, ela ndo esta |4 paraisso. Ela est4 1a para a técnica, para a eficacia e custo-beneficio. E
nem isso elafez, porque, se elafosse ver o custo, elairiaver que, sendo incorporado, nés teriamos um valor muito menor.
Nem o custo elaviu. Elaquisjogar...

Elasentenciou os nossosfilhosamorte, porque elajogou parao Judiciario. Elafalou assim: "Deixaqueo Judiciario tomea
responsabilidade. Nos ndo precisamostomar essaresponsabilidade”. Foi exatamenteisto que elafez: elaassinou asentenca
de morte dos nossos filhos a partir do momento em que ela quis jogar parao Judiciario, sendo que aresponsabilidade esta
naméo deles ali - eles querem o qué? - e sendo que - deixando bem claro - para essa doenca nés ndo temos tempo, nés
ndo temos tempo para que haja judicializagéo. O Y uri esta perdendo avida. Como o video do Noah que nos passamos ai
- n6s fizemos uma campanha muito grande com o video do Noah -, o Yuri esta perdendo a vida. Simplesmente, ele vai
parar todos 0s 6rgaos, e essa crianga vai embora por negligéncia, por a pessoa ndo ter um olhar humano de querer salvar
essas vidas. Gente, sdo criangas, pelo amor de Deus! E nem isso eles levaram em consideragéo.

A Vaniafalou assim: "E, a gente tem que ver mesmo, porque sfo criancas, e leva a morte”. Esta tudo isso em reunio.
Eles sabem que leva & morte. Eles citaram isso. Eles citaram: "Gente, contra esses videos ai, ndo ha o que contestar. O
remédio, reamente, é eficaz [é o que eles falaram] e salva vidas'. Eles falaram tudo isso na reunido, mas eles negaram.
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Eles negaram porque ndo ha alta evidéncia. Gente, nds ndo temos quantidade de crianca suficiente para que haja alta
evidéncia, pois adoenca é ultrarraral

Ent&o, eu falo que os nossos filhos, Senador, estdo hoje nas condi¢Bes em que estéo, de cama... A Isa anda. A gente
procura as terapias. A Isa anda hoje com anossa gjuda. A Isafala. Eu entendo muito bem o que ela fala, porque, gente,
mée entende o filho s6 no olhar.

Entdo, se hoje 0s nossos filhos estdo na situagdo em que estdo... Francisquinho, na condicdo em que esta, umacrianga que
eraperfeita; Guilherme; Alana; Y uri; César; Samuel; Maria Clara, todas essas criangas estdo nas condicfes em que estdo
hoje por causa da demorado Judiciério. Todos nds buscamos ajudicializagdo, como manda o figurino ali. N6s temos que
ir, porque sendo nos ndo temos voz. Nés confiamos na judicializac8o, que, muitas vezes, € demorada e é injusta. Agora,
nés também confiamos no poder publico, confiamos no érgdo pablico que esta |4 para ver todas essas coisas e ser afavor
davida. Eu acho que um érgéo da salide tem que ser afavor davida. E, infelizmente, a Conitec, com muitos membros...
Ali hdum efeito manada, ndo é? Eu falo assim porque, se um nega, todos el es vao atras de quem negou: "Ah, nisso agente
vai com fulano. Nisso a gente vai com beltrano”. E ai? E as vidas ai? E as criangas? Era para vocés terem pensado que
essas criangas V8o morrer! 1sso ai € assassinato, é genocidio, gente, pelo amor de Deus! E eles sGo anossavoz di. Eles
S80 0S NOSSOS representantes, em quem a gente deposita a nossa esperanca de que nossos filhos vao ser salvos, porque
nossos filhos tém direito a vida

Se alsa, hoje, ndo estivesse recebendo esse medicamento, do jeito que foi téo rapido, assim como a Dra. Mara colocou
ai... Foi rapido! A Isa, até os 7 anos, dancava naigreja, fazia coreografias. A 1saeramodelo infantil. A Isa desfilavaem
passarelas. Hoje eu vejo a minha filha assim. Minha filha ndo precisava estar na situagcdo em que ela se encontra hoje. A
minhaindignacdo se da porque alguém poderiater mudado o curso de vidadaminhafilha. Hoje em dia, eu tenho queficar
em casa para cuidar dalsa. Eu, que gosto de trabal har, que gosto de estar com o povo, que gosto de estar representando o
povo e gosto de atender o povo, tenho que ficar naminha casa - e € um sal&rio amenos - para cuidar da minhafilha.

Isso tudo vai 14 no custo-beneficio, porque é mais um fora da area de trabalho. Ent&o... E eu tenho outros filhos que eu
preciso sustentar, ndo tenho so alsa. A Isa hoje tem um gasto maior com que a gente precisa arcar.

Ent&o, onde que eles estdo olhando ai 0 beneficio para as pessoas? Nem para eles estdo olhando, porque o dinheiro vai
sair do mesmo lugar, do mesmo lugar vai sair o dinheiro que esta saindo judicializado. Vai sair da incorporacéo, como
eles mesmo |4 viram. Olha o que é aindUstria. Eu ndo tenho conflito nenhum de interesse. A questdo € que aindistria
baixou em 11% os medicamentos, o que daria parafazer o tratamento hoje, com o que estéo gastando judicializando para
uma.crianca, de trés criancas. Ent&0, nemisso, o custo 14, eles estdo vendo! E simplesmente pelo fato de negar, de negar...
E eu deixo, assim, bem clara a nossa indignacdo como pais, todos os pais representando aqui a nossa familia de Batten e
anossa familia de CLN2, que nés temos voz, sim. Nés temos voz. Nossos filhos tém direito avida.

Nés temos a Carol, a pacientezinha & do Rio Grande do Sul. A Carol j& esta uma crianca superdebilitada, uma crianca
gue esta com o processo parado 18, e nds correndo atras, correndo atrés para que se resolva ou que eles despachem, que
eles defiram ou indefiram, mas eles deixam la parado. E nisso 0s nossos filhos vao se definhando.

Gente, pelo amor de Deus, eu peco, assim, paravocés, ndo é... A gente precisa estar se humilhando, a gente precisa estar
pedindo pelo amor de Deus para alguém salvar os nossos filhos. Quando eu me acorrentei ao palacio do governo aqui,
em Curitiba, eu estava numa fase de desespero téo grande de ver aminha filhaindo embora... O meu maior medo era que
aminhafilha parasse de falar "mée". Eu nuncaimaginei... A Isabella era umatagarela, me chamava o diainteiro: "Mae,
olhaisso. Mé&e, vejaisso. M&e!". Ent8o, eu olhava para ela, eu falava: "Meu Deus! Deus, ndo permita que a minha filha
pare de falar 'mag, porque eu amo ouvir avoz dela'. E hoje esta do jeito que esta. Entéo alguém € o culpado.

NOs precisamos de resposta, nés preci samos que essareuni 80 sejarevisada, porque elafoi de umadesumani dade completa.
Sabe? Entdo, nos precisamos rever isso. NOs precisamos e nds queremos que isso sgja revisto, porque isso, gente, ndo é
certo. Ndo é certo. Seagente é pro-vida, entdo, tem gente & nadando contraamaré. Eles ndo estdo pro-vidalanesse lugar.
Eles, eu ndo sei nem o que estdo fazendo 14, porque el es estéo nadando totalmente ai contraamaré do que é correto. Existe
Constituicao, ndo é, Senador? Existe uma Constituicéo que é afavor davida. Entdo, eles que obedegcam isso, porque eles
estdo fugindo totalmente.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Muito bem. Eu
agradeco, Cremilda, o seu depoimento, que é essencial, como familia, representando como méae, como pais. Eu fiquei, da
minha parte também, indignado, fazendo coro com vocé, concordando com vocé, concordando com o pai do Francisco,
lado Estado do Para. E nés pedimos para essa pessoa da Conitec, em primeiro lugar, pedir desculpas. Em segundo lugar,
nos vamos tomar todas as medidas possiveis para denunciar o caso e dizer que néo € desse tipo de comportamento que o
Brasil precisa. Precisamos de pessoas justas, humanas, solidarias, técnicas, que val orizem a competéncia, a ciéncia, como
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aDra. Maracolocou muito bem no inicio. Naverdade, pessoas atrapalham a construcéo da cidadania. Entdo, vamos
tomar todas as providéncias possiveis no contexto do Senado Federal .

Obrigado, viu, Tuca?

Eu passo a palavra agora para a Monica Aderaldo, que € Presidente da Federacdo das Associagdes de Doencgas Raras do
Norte, Nordeste e Centro-Oeste (Fedrann). (Pausa.)

E s apertar paraliberar o som. (Pausa.)
Muito bom.

A SRA. MONICA VIEIRA ADERALDO (Paraexpor.) - Bom dia atodos. Muito obrigada pelo convite.
Cumprimento todos ha pessoa do Senador, que estd aqui nos gjudando muito nessa luta.

A Dra. Mara e o Senador falaram praticamente tudo, mas eu queria, na minha exposic¢éo, falar um pouquinho sobre os
pacientes, certo? NOs temos hoje, como a Dra. Mara e o Senador falaram, 15 pacientes, mas nés ja fomos 16. Essa luta
a gente vem travando desde 2017, quando o primeiro paciente foi diagnosticado no Brasil. E esse paciente foi da Bahia.
Entdo, hoje, o Norte e o Nordeste tém o maior nimero de pacientes com CLN2. O maior nimero de pacientes de Batten
esta no Norte e no Nordeste. Nés temos trés... Na realidade, nds temos quatro no Ceara. Nés temos um na Bahia, um no
Maranhado, um no Para... E o da Bahiatambém. Ent&o, a gente tem o maior nimero. Eu queriadizer que, desses pacientes,
esses quinze... Eramos dezesseis; um jafoi a dbito. Danossa luta até hoje, um jafoi adbito, e dois - porque hoje a gente
fala hoje de quinze - ja estéo fora de tratamento.

Analisando o que a Dra. Mara falou, existe uma escala para tratar. Ent8o, existe um periodo. E, se a gente avangar, se
essa medicagdo ndo estiver disponivel em tempo hébil, essa crianga vai sair fora de tratamento, e a medicagdo néo vai ter
nenhumarepercussdo navidadessafamilia. E, por contadisso, amelhor coisa... Hoje agente sabe que 80% das patol ogias
raras sao de ordem genética; e, desses 80% de ordem genética, de 3% a 5% tém tratamento. Ent&o, isso ndo justificaum
impacto financeiro, como se fala, em cima do or¢camento do Governo.

E, como jafoi dito, dessas oito criancas - na verdade nds temos nove criangas com liminares ativas -, pasme Senador,
uma delas, com liminar ha mais de um ano e meio, vai completar dois anos, €la ndo recebeu ainda o tratamento, mesmo
com liminar. Entdo, a judicializag8o, como ja foi dito, ndo é boa para ninguém. Se fosse, realmente, se tivesse sido,
naquela reunido do dianove, que estadisponivel no Y ouTube - qualquer pessoa, qual quer cidaddo pode assistir -, se fosse
recomendada a incorporagdo, porque o Conitec faz uma recomendago, se tivesse sido recomendado, as quinze criangas,
mesmo aquel as que jaestdo fora, que ndo vao ter o direito de ter amedicagdo por conta do estado de salide del as, estariam
pagas, porque, com o dinheiro que se esta gastando, que o Governo brasileiro estd gastando com a judicializagéo, daria
paradar o tratamento gratuito paratodas as criangas brasileiras.

Quer dizer, eu ndo entendi a ndo recomendagdo, umavez que a primeirafala era de que o tratamento € eficiente e eficaz.
Como o Sr. Senador falou, mais que mil palavras, sdo as agdes. A gente viu videos que estdo disponiveis no YouTube,
apresentados pela médica geneticista de Porto Alegre, do Hospital das Clinicas, Dra. Carolina, em que ela mostra uma
criangcaqueveio adbito com seteanosdeidade eelamostraumacriancaquefoi tratada depois de seismeses de diagndstico.
Essa crianca que foi tratada depois de seis meses de diagnostico, a crianca corre, a crianga fala, a crianga tem uma vida
normal. A gente estatirando o direito de um cidaddo brasileiro de ter uma vida normal, ter uma qualidade de vida. Nao
se fala em cura porque doenca genética infelizmente ndo tem cura, mas tem tratamento. E a CLN2 - Batten - esta nessa
porcentagem de trés a cinco doengas genéticas que tém tratamento.

Revoltou-nos muito a fala dessa senhora - Dra. Inés Gadelha, ndo é€? - porque ela questionou os profissionais ndo sé do
Norte, mas do Norte e Nordeste. Entdo, houve um preconceito, infelizmente, muito grande em relagéo a nos. Inclusive,
eu aqui representando o Norte e Nordeste, eu queria deixar claro que o Norte e Nordeste tém uma forga muito grande,
porgue a gente comegou a trabalhar muito antes, desde 2017, e que a maioria dos pacientes estéo, realmente, no Norte
e Nordeste. Poucos sdo... Além do Norte e Nordeste, s6 vem o Sul, com cinco pacientes: dois de Porto Alegre, do Rio
Grande do Sul, etrés do Parana, certo? Por isso, a mobilizagéo to grande das familias.

Olhe, qualquer pessoa faria uma mobilizacdo dessa quando fosse ver o seu filho aos poucos morrendo. Eu acredito que a
prépria pessoa que falou teriafeito amesma coisa. Teriajuntado ndo s6 os familiares, como juntado todas as pessoas que
fossem do conhecimento dela e que ndo fossem para salvar avida do seu filho, porque uma coisa é vocé falar davida do
filho do outro, mas, e se fosse seu filho, como é que vocé iria agir? E se fosse seu neto? Entdo fica ai a pergunta.
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Umadas coisas quefoi relatada nessa audi éncia € que ndo poderia abrir precedentes. Como ndo pode abrir precedentes? A
faladaDra. Marafoi muito clara, nahoraem queincorporar ndo vai mais aparecer pacientes. Muito pelo contrario. Os 15,
0s 16 que existiam j4sdo 15, e dos 15, s6 13 tém possibilidade de fazer uso damedicacdo. Entdo, ndo vai abrir precedente.

Foi falado também da baixa evidéncia. A Dra. Mara falou e foi muito providencial a fala dela, quando diz que existe
baixa evidéncia porque a gente precisatambém ser tratado de formadiferenciada. N&o se pode eticamente col ocar placebo
numa crianca, na cabega, no cérebro de uma crianca sadia. 1sso ndo pode haver. Entdo, vai ser a partir do estudo natural
da doenca. Por isso, abaixa evidéncia.

Creio que a gente também deve ver, j& que o Ministério da Salide esta presente, como se pode rever isso através de
uma forma de isonomia. E como a gente poderia chegar... Como a prépria lei do SUS fala, € tratar igual os iguais e
desigualmente os desiguais. E, nessa hora, as doengas raras sdo desiguais.

A gente queria também deixar, como na fala da Tuca, que essa doenca tira também... Ela compromete ndo so a familia
como um todo de formas pessoais, mas também compromete a salide financeira da familia. A Tuca saiu do mercado de
trabalho. Ha familias em que saem o pai e a mée. Ha familias em que o Unico provedor precisaficar em casa, 0 Unico,
como a familia de uma das nossas criangas em gue s tem o Unico provedor que é a mée, que teve de morar de favor na
casa de um parente porgue precisava cuidar do filho. Entédo, s8o essas coisas que também devem ser avaliadas.

E o custo-efetividade, naquela reunido do dia 9, ndo foi visto, porque se era eficaz, se era efetivo, se chegou a conclusio
de que poucas medicacdes tém aquele poder de reverter o quadro, de parar o adiantado da doenca de Batten, parar, ali ela
val estagnar. E mesmo como o pai do Francisco disse, elavai recuperar algumas coisas que jaforam perdidas, vai fazer
com gue a crianga renasga hovamente, va aprender de novo afalar, aprender de novo aandar.

Ent8o, a gente solicita, pede ao Senador que faga uma recomendacdo. Nés estamos pedindo j&, nas recomendagdes, que
sgjarevisto, ja que a prépria Conitec, na parte cientifica, disse que a olhos vistos 0 medicamento é eficaz e eficiente. E,
sendo eficaz e eficiente, o custo sendo menor, por que ndo recomendar? Ent&o, olhando por esse lado, a gente ndo sabe por
gue aguelaaudiénciafoi daquelaforma, tendo apenas umapessoa- e defendeu muito bem - etendo votado favoravel mente.

Eu acho que eraisso que a gente queria colocar. Pedimos gjuda ao Senador, que faga um oficio ao Ministério da Salide,
como também ao Ministério PUblico, que, infelizmente, ndo esta presente, para que seja revista essa ndo recomendagao
0u, caso elando possa ser revista, que o Ministro, com aforcaque ele tem, assine, incorpore, masincorpore agora, porque
€ssas criancas ndo tém mais tempo para esperar.

Muito obrigada.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Eu € que agradeco,
Monica Aderaldo, que é Presidente da Federacao das Associagdes de Doengas Raras do Norte, Nordeste e Centro-Oeste.
Parabéns pelo pioneirismo naluta por esta &rea em toda a regido e parabéns pelo trabalho que vem sendo desenvolvido.

Antes de passar a palavra a Dra. Priscila Gebrim Louly, que é representante do Ministério da Salde, eu s6 vou pedir
para a Secretaria da Comissdo passar um video da Senadora Mara Gabrilli, que ndo pdde estar também participando da
audiéncia, mas mandou um video. Ela, aém de membro da Comissdo, é também Presidente da Subcomissdo da CAS de
Doengas Raras.

Entdo, vamos sb ver o video da Senadora Mara Gabrilli.

A SRA. MARA GABRILLI (Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PSDB - SP. Por video.) - Bom dia a todos.

Primeiro eu quero cumprimentar o Senador Flavio Arns, que tem sido um grande parceiro de trabalho na CAS em
defesa dos direitos dos mais vulneravels. Ele, como Presidente da Subcomisséo das Pessoas com Deficiéncia e eu, como
Presidente da Subcomissdo de acompanhamento das politicas publicas para as pessoas com doengas raras, traba hamos
juntos com 0 mesmo objetivo.

Obrigada, Senador Flavio, por conduzir os trabalhos no dia de hoje.

Gostaria de cumprimentar todas as pessoas com a doenca de Batten e suas familias na pessoa da Sra. Cremilda de Sena
Silva. Eu queria também agradecer a presenca de todos os convidados desta audiéncia publica.

A doencade Batten é umadoencaneurodegenerativamuito grave, que assolaasfamiliasdas criangas com esse diagnosti co.

Por isso, junto com o Senador Flavio Arns, oficiamos o Ministério da Salide para que eles valorizem a importancia das

contribui¢Bes vindas da consulta publica. Nés sabemos quao relevantes sd0 essas contribuicdes para oferecer esperanca

asfamilias.

E com relag8o & incorporacéo do medicamento alfaceriliponase, o Brineura, infelizmente arecomendacdo da Conitec foi

de ndo incorporélo ao SUS, mas, de qualquer forma, nds continuaremos na luta pela defesa dos direitos das pessoas
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com doencas raras e, em especial, neste momento, das criangas com a doenca de Batten, para que 0 acesso ao melhor
tratamento, ao diagnostico precoce e ao medicamento acontegae pessoas possam ter dignidade. Queremos ver essas
pessoas crescendo, se desenvolvendo e contribuindo para 0 nosso pais.

Um abraco atodos e contem sempre comigo.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Muito bem.

Eu sempre agradeco a Senadora Mara Gabrilli, que € uma batalhadora por cidadania, direitos humanos, solidariedade...
Ela, inclusive, é Presidente dessa Subcomisséo.

Obrigado, Senadora Mara Gabrilli.

Até o quefoi discutido, inclusive, que vai nos levar a um grande debate na Comissdo e no Senado, ndo foi b a negativa,
mas aformacomo anegativafoi colocada, numatotal faltade respeito, de solidariedade com as pessoas, com asfamilias, o
guejamais pode acontecer, principal mente vindo de uma pessoa que faz parte de um 6rgao tao importante como a Conitec.
Um pedido de desculpas e a revisdo do processo se tornam imprescindiveis.

Eu passo, em seguida, a palavraa Dra. Priscila Gebrim Louly, que é representante do Ministério da Salide e vai discorrer
sobre 0 estado mais atual da andlise da Conitec em relagdo ao medicamento Brineura. A Dra. Priscila € Coordenadora-
Geral de Gestéo de Tecnologias em Salde do Ministério da Salde.

Entdo, eu quero dar as boas-vindas a Dra. Priscila e agradecer a participagao.
Com apalavra, entdo, Dra. Priscila.

A SRA. PRISCILA GEBRIM LOULY (Paraexpor.) - Bom diaatodos.

Muito obrigada, Senador Flavio. Eu gostaria de agradecer a oportunidade de vir falar aqui neste momento. Acho que esse
assunto € extremamente importante, esse e todos 0s outros assuntos e temas relacionados a doencas raras e ultrarraras.
Agradeco aos demais participantes aqui e os cumprimento também: a Dra. Mara, a Dra. Monica, a D. Cremilda e todos
0S 0utros pais que estdo assistindo também a esta audiéncia.

Eu vou tentar aqui passar, vou compartilhar aqui, eu fiz uma breve apresentacdo, para poder... Vocés estdo... Eu vou

colocar agui no modo "apresentacdo”. V océs conseguem ver? (Pausa.)
Est& no modo "apresentagéo”?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Esta aparecendo
bem, aqui.

A SRA. PRISCILA GEBRIM LOULY - Esta aparecendo?
O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Esta

A SRA. PRISCILA GEBRIM LOULY - Bem, ent&o, eu sou coordenadora da &rea de avaliacdo de tecnologias em
sallide aqui do Departamento de Gestéo e Incorporacdo de Tecnol ogias e Inovagdo em Salide do Ministério da Salde. Esse
departamento é que faz a parte de secretaria executiva da Conitec.

Ent&o, vou falar rapidamente sobre o processo de incorporago, sobre como é o processo de incorporacdo de tecnologias
na Conitec.

A Conitec é a Comissdo Naciona de Incorporacdo de Tecnologias no SUS, que foi criada pela Lei 12.401, de 2011.
E um 6rgao colegiado, de caréter permanente, e essa comiss3o tem o objetivo de assessorar o Ministério da Salide nas
contribui¢Bes relativas a incorporacdo ou exclusdo de tecnologias no SUS, bem como a constituicdo ou alterago de
protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas. Entdo, ela faz parte do Ministério da Salde e é composta por um Plenério
e uma secretaria executiva.

O Plenério € quem, de fato, faz a recomendacdo por incorporagOes. Entéo, ele vai fazer a recomendacéo favoravel ou
desfavoravel, sefor o caso, e quem vai tomar adecisdo final € o Secretério da Sctie, a Secretaria de Ciéncia, Tecnologiae
Inovacado do Ministério da Salde. Ent&o, os 13 membros que compdem o Plenario sdo os representantes das sete secretarias
do Ministério da Salide, Conselho Federal de Medicina, Conselho Nacional de Salide, Conass, Conasems, ANS e Anvisa.
A Secretaria Executiva, que € o departamento de gest&o, incorporacédo e tecnol ogiasdo qual eu fago parte, éresponsavel por
receber as demandas, fazer as andlises processuais, a andlise dos estudos técnicos e apresentar esses estudos ao Plenéario,
gue é quem vai tomar a decisdo.
As regras para a incorporagdo estéo descritas na Lei 12.401, que diz que o processo todo tem um prazo de 180 dias,
podendo ser prorrogado por mais 90, e essa avaliag8o toda da incorporacdo, desde que recebemos o pedido, deve ser
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baseada em evidéncias cientificas de eficécia, seguranca, efetividade e também de estudos de avaliagdo econémica, como
estudos de custo/efetividade e impacto orgamentério.

Durante esse processo, € feita uma consulta publica - todas as matérias passam por consulta publica - e todas as
contribuic¢Bes sdo levadas novamente ao Plenério para que eles decidam e verifiquem se alguma contribui¢éo poderiaou
ndo alterar a recomendacao preliminar.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Dra. Priscila,
descul pe também interromper - eu interrompi antes a Dra. Mara -, vocé néo esta passando telas ou esta passando?

A SRA.PRISCILA GEBRIM LOULY - Estou passando.
Aqui, 0 que acontece? E aguele mesmo problema que aconteceu...

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - E que s apareceu
aprimeira, e a suafalatambém é muito importante. Entao...

A SRA. PRISCILA GEBRIM LOULY - Aqui € s paramostrar a estrutura... Estd vendo agora?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - N&o, ndo estamos
vendo. Apareceu s aprimeiratela.

A SRA. PRISCILA GEBRIM LOULY - Bom, eu vou passar por aqui mesmo, como a Dra. Marafez.
Esta dando paraver?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Agora, sim. Agora
esta aparecendo o Plenario, a Secretaria... Sim. Desculpe...

A SRA. PRISCILA GEBRIM LOULY - N&o, obrigada.
Aqui estd a estruturada Conitec. Ha 0 Plendrio e a Secretaria Executiva.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Certo.

A SRA. PRISCILA GEBRIM LOULY - E as regras. Aqui, todo o horizonte para a incorporacéo. Entéo, a partir do
momento da solicitagdo daincorporacdo, hd a avaliacdo da demanda, que passa por consulta publica, e ai € publicado no
Diario Oficial. Apdsisso, haum prazo de 180 dias para que a tecnologia esteja disponibilizada no SUS e também sgjam
elaborados protocol os e guias de prética clinica. 1sso tudo esta disposto na legislacéo.

A parte técnica é realizada e é exposta num relatério, que € o relatério de avaliagdo de tecnologias, que contém todos os
aspectosrel ativosacondicdo de salide, aevidénciacientifica, aos estudos, aavaliagdo econdmica, ao impacto orgamentario
e atoda a parte é descrita também em relagdo as experiéncias internacionais com a tecnologia, a consulta publica e as
deliberagdes que foram tomadas pela comisséo.

O processo de tomada de decisdo baseado em evidéncias leva em consideragdo aspectos clinicos, econdmicos,
organizacionais e em relagdo também as preferéncias do paciente. Entdo, os impactos sociais, éticos, a aceitabilidade,
relagbes psicoldgicas, enfim, todas essas questdes estdo envolvidas nesse processo e sdo consideradas no momento de
elaboragdo do relatdrio, de elaboragdo da andlise técnica da demanda, da avaliagdo da tecnologia.

Uma coisa que eu acho que é extremamente importante, foi até citada vérias vezes, é que a Conitec teve um avanco
muito grande no Ultimo ano principalmente, que foi a disponibilizacdo de todas as reunides e de todo o material. Ele esta
disponivel no site, € de extrema transparéncia. Entdo, tudo é colocado a disposi¢éo do publico. Inclusive, a Conitec tem
avancado em relacdo a participacdo social, principalmente nessa questdo de ouvir os pacientes. A gente abre chamada
para todos os temas de tecnologia para que haja um paciente que participe. Ent&o, a gente conseguiu também avancar
nisto, o que é extremamente importante: ouvir os pacientes e os cuidadores.

Em relacdo a demanda especifica da alfacerliponase, nos recebemos a demanda em 2021. Quem submeteu a demanda
foi a prépria empresa fabricante do medicamento, a BioMarin, para a indicagéo da lipofuscinose ceroide neuronal tipo
2. N6s temos também disponivel um relatério especifico para a sociedade, que tem uma linguagem adaptada, para que a
sociedade possa entender melhor o assunto, porque acaba sendo muito técnico.

Bem, eu vou passar um pouco essa parte da doenca. Jafoi bastante falado aqui sobre as caracteristicas da doenca. Enfim,
€ umadoencaextremamente rara, de gravidade altissima e mortali dade precoce. O medicamento alfacerliponase é o Gnico
tratamento especifico para essa doenca. Até entdo, o tratamento € feito com cuidados paliativos e paratratar os sintomas,
enfim, que o paciente vai apresentando ao longo da evolug&o da doenca. E uma doenca neurodegenerativa e esse €, até o
momento, 0 primeiro e o Unico tratamento especifico para agir no curso da doenca.
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Em relagdo aevidénciacientifica, também jafoi apresentado aqui, mas volto afalar que o estudo teve, sim, consideracao,
foi, sim, considerado de qualidade metodol 6gicabaixa, masisso sdo padrdes metodol 6gi cos que sdo utilizados paraavaliar
0s estudos. Todos os estudos de todas as tecnol ogias sao avaliados com padres metodol 6gicos ja preestabel ecidos. Sim,
foram poucos pacientes, obviamente, 23 pacientes, e o tempo de acompanhamento desses pacientes nesses estudos foi
pequeno. No entanto, reconhece-se que, em se tratando de doencas muito raras como essa e que tém limitagfes que sdo
préprias da conducdo dos estudos clinicos, isso pode, sim, ser considerado.

Entdo, os resultados mostraram que o medicamento diminui ataxa de progressdo da doenca significativamente e tem um
perfil de seguranca aceitavel. Algumasincertezas aindaforam levantadas em relagdo a evidénciacientificadisponivel, em
relacdo a, de fato, quanto ele poderia se manter em relagao as crises epiléticas e & fungdo visual, apesar de haver relatos
de que, sim, os pacientes melhoraram em relagdo a isso, mas, nos estudos, havia incertezas em relacdo a esses pontos,
gue € uma coisa que se tem que monitorar, € recomendado que sgja feito um monitoramento. E manifestagdes também
da doenca fora do sistema nervoso central, visto que, com o tratamento e tendo uma sobrevida maior dos pacientes, a
gente ndo sabe 0 quanto poderia vir a acometer 0s 6rgaos ndo neuronais do paciente e em relagdo ao ganho de sobrevida.
Ent&o, essas foram algumas incertezas que os estudos ainda ndo conseguem explicar e isso, de fato, € com o tempo, tendo
em vista que o tratamento é um tratamento novo e que o tempo de acompanhamento dos estudos ainda foi curto. Para
avaliag@o econdmica, aestimativa que aempresaapresentou nademandafoi de que, aproximadamente, de 7 a1l pacientes
seriam elegiveis no primeiro ano e em torno de 28 em cinco anos. O preco proposto para a incorporagdo foi de 90 mil
0 kit de aplicacdo e o0 impacto orcamentario, em um ano, é de aproximadamente R$16,5 milh&es, podendo chegar de R
$174 milhdes a R$217 milhdes em cinco anos.

Algumas consideracfesforam levadas, apresentadas como evidénciaclinica, o que, defato, mostraaeficaciado tratamento
em retardar a progressdo da doenca - isso seria importante para a manutencdo da qualidade de vida desses pacientes
e também das familias. No entanto, ha uma incerteza muito grande em relago aos resultados econdémicos devido as
imprecisdes e as incertezas da prépria evidéncia, pressupostos de estabilizacdo da doenca e estimativa do nimero de
pacientes elegivels ao tratamento no pais. Essas sdo incertezas, e ai a gente esta falando de questdes mais metodol dgicas
acerca de como éfeito todo o estudo e a andlise econdmica.

Além disso, foi apontada de fato uma necessidade de acdo em relacdo atodo o cuidado do paciente e uma necessidade
de diagnéstico em tempo habil, o0 mais precocemente possivel, para que o paciente tenha algum beneficio, tenha uma
otimizagdo do beneficio do tratamento caso ele fosse incorporar.

A recomendacdo preliminar da Conitec foi desfavoravel aincorporagéo. Em novembro, foi colocado em consulta publica,
a Consulta Pdblica n® 89. Nés recebemos 2.303 contribuicdes, sendo que 99% delas foram favoraveis a incorporagao.
Houve, nesse momento de consulta pablica, uma nova proposta de preco oferecida pela empresa. Eles reduziram o prego
para 71 mil o kit por aplicacdo, o que daria em torno de R$1,8 milh&o por paciente por ano. E, ai, a gente teria aguela
estimativa: de 11 a 15 pacientes, o que j& foi falado aqui também, a estimativa de pacientes que poderiam utilizar o
medicamento no primeiro ano.

No entanto, a recomendacdo final do plenario foi a de manter a ndo incorporagdo. O plenario reconheceu a eficacia do
medicamento, apesar das limitaces dos estudos, por ser uma doenga extremamente grave e também o Unico tratamento
disponivel e por todas as limitagBes que sdo inerentes aos estudos clinicos realizados em doencgas raras.

O impacto orcamentério foi considerado alto ainda sim. Mesmo com a reducdo de preco oferecida pela empresa € um
impacto expressivo.
Finalizo aqui a minha apresentagdo, mas eu gostaria de fazer um comentério final em relagéo aisso.

A gente tem um... Eu me solidarizo profundamente com todas... E, ai, € pessoal, ndo estou nem falando em nome da
Conitec, aqui € pessoal até. E eu tenho certeza de que todos aqui, principalmente do departamento, tém a mesma visdo,
0 compromisso, 0 comprometimento em relacdo aos pacientes de todas essas doencas raras, e essa, em especial, porque
nos estudamos bastante a tecnologia, nds estudamos bastante o curso da doenga.

O que eu posso dizer de tudo que jafoi falado aqui, do que foi levantado em relagéo aindignacdo da D. Cremilda e de
todos os outros envolvidos € que a gente entende isso perfeitamente. No entanto, a gente gostaria de poder fazer algo em
relacdo a andlises diferenciadas para as doengas raras. Eu acho que isso € preciso. Nos ja estamos aqui, no ambito do
departamento, fazendo agBes para isso, tanto para estudar melhor uma forma de como tratar as evidéncias desse tipo de
doenca, porque, em relacdo as doencas raras, a evidéncia cientifica disponivel e a metodologia preestabelecida para as
outras talvez ndo se apliquem para doencas raras, e que deveria ser feita de uma maneira diferente.
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Quanto a questéo de o impacto orcamentério ser alto, de fato, € um problema que, para todas as outras analises de
tecnologias para doencas raras, a gente sofre as mesmas questdes. Entdo, ha um impacto muito ato e a gente ndo tem
uma reserva orcamentéria para isso, o Ministério. O Ministério da Salide ndo tem uma reserva orcamentaria tanto para
doencas raras, quanto para novas incorporagoes.

Entdo, j& que nds estamos aqui no Senado, ho Congresso, acho que é importantissimo também que houvesse alguma agéo
ali em relacdo a isso, que pudesse apoiar, que houvesse alguma reserva orcamentaria especifica para doencas raras ou
para novas incorporagdes, porque isso ndo estd no Orgamento.

Ent&o, assim, hd uma preocupacdo muito grande do quanto asincorporagBes poderiam impactar nos orcamentos seguintes,
tendo em vista que ndo foram despesas previstas. Entdo, acho que seria uma questdo importante a ser tratada e, talvez,
com apoio e algumaagdo vinda dai, do Senado, da Comissdo, nesse cenario, acho que poderiatambém auxiliar em relacéo
aisso.

Em nome do departamento, nds estamos sempre dispostos a conversar e atentar achar alguma aternativa e possibilidade
de conversa, principal mente, estamos também avaliando propostas e possibilidades de fazer acordos de compartilhamento
de risco com as empresas, para poder tentar disponibilizar essas tecnologias que tém um impacto orcamentério bastante
expressivo, masisso tudo é um projeto. Entdo, nds estamos comegando com essas tratativas, com esses estudos, e agente
espera que a gente consiga avangar com iSso 0 mais rapido possivel.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Eu agradego a Dra.
Priscila Gebrim Louly, que, como a gente ja falou, é a Coordenadora-Geral de Gestéo de Tecnologias em Salde, do
Ministério da Salide.

Eu s gostaria de fazer trés observactes e, depois, passo a palavra para as outras expositoras para os trés minutos finais.

SO quero, em primeiro lugar, dizer novamente da minha solidariedade a familia do Francisco, do Estado do Para, a
Cremilda, a Tuca e as demais familias cujos filhos foram, na verdade, atingidos pela falta de escripulos da Sra. Gadelha
na manifestacdo em relagdo ando colocagdo do medicamento a disposi¢do. Mais do que ndo colocar a disposicéo é vocé
desconsiderar o ser humano. E, pela descricdo das familias, foi isso que aconteceu com essa Sra. Gadel ha, da Conitec.

A senhorafala, Dra. Priscila, que a Conitec avancou, sd que em termos de consulta, de contato com o publico - espero
gue, de fato, tenha acontecido isso -, mas a atitude, 0 comportamento dessa pessoa, desse membro da Conitec aponta
exatamente o contrério. Entéo, eu peco para a senhora, como Coordenadora-Geral dessa coordenadoria, que transmita
iSSO para essa pessoa.

Nés vamos agora ver o video e tomar todas as providéncias cabiveis para denunciar o caso.

Em segundo lugar, a gente tem que deixar muito claro para todos que nos acompanham que nds temos tratamento,
tratamento que é seguro, tratamento que é eficaz e, terceiro, tratamento autorizado - autorizado pela Anvisa, que, aliés,
vem tendo um trabalho extraordinario na questéo da autorizagcdo das vacinas na pandemia. Entdo, nds temos isso.

Agora, qual é o caminho para as pessoas? Judicializar. Ai o kit de 71 mil, com certeza, vai para 200 mil, 300 mil. E, ao
invés de termos um atendi mento de 2 milhdes por ano, pelafatadeiniciativada Conitec, de sensibilidade da Sra. Gadelha,
esse tratamento vai para 5 milhdes, 10 milhdes. E gragas a Deus existe a Justi¢a, porque, se tivéssemos um filho com a
doenca de Batten, nés estariamos fazendo exatamente a mesma coisa e temos que fazer, dizer: "Olha, elestém o direito.
Eles tém que fazer. Chega de malversacao de recursos em todas as areas e vamos cuidar da salide’.

Entdo, nesse sentido, particularmente, da Sra. Gadelha - € esse 0 nome, eu acho, ndo sei nem qua € o sobrenome -
dizendo que ndo existem evidéncias, menosprezando a competéncia técnica, eu acho que a senhora, como Coordenadora
da Secretaria-Executiva, inclusive, como foi dito, da Conitec, tem que dizer: "Olha, o Brasil esta cansado disso, chega
dessas coisas”.

Ent&o, eu sb quero saber depois, nasequéncia, 0 que pode ser feito, porque foi uma consultapreliminar. Vamoslevar essas
denuincias para o Plenério, vamos levar para a Comissao, vamos fazer chegar no ministro e vamos chegar na sociedade
toda. N&o se pode... Esta na hora de o Brasil ter competéncia melhor do que essa que se apresenta ai, ndo é?

Eu passo a palavra a Dra. Mara, em primeiro lugar. Depois - rapidamente, por trés minutos, me desculpem - a Mara, a

Cremilda, aMénica, e volto paraaDra. Priscila

A SRA.MARA LUCIA SCHMITZ FERREIRA SANTOS (Paraexpor.) - Bem rgpido. Obrigada, Senador Flavio Arns.

Obrigada atodos ai pela palavra. Eu vou falar rapidamente.

Principa mente, Priscila, quando a Conitec falado impacto or¢camentario, esseimpacto jaexiste pelajudicializacdo, porque

odinheiro é o mesmo. Nao sai... No final, vem tudo de umamesma, do mesmo governo, de umamesma gestao. Entéo, por
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gue ndo incorporar? Entdo, se 0 impacto orcamentério... O Brasil ja esta gastando isso. Esse impacto ja existe. SO que ele
existe tardiamente e inadequadamente. Ent&o, sera que, se incorporar, vai se gastar menos e tratar melhor os pacientes?
Ent3o, € s essa pergunta que eu deixo, sabe? Eu ndo vou polemizar mais. Eu acho que o resto jafoi dito. Entéo, isso eu
acho de extremarelevancia. N6s, como médi cos, fazemos diagndstico. Sabemos da via-sacra das familias. Entdo, dauma
dor no coracdo cada vez que a gente fala um diagndstico desse para as nossas familias.

Ent&o, deixo isso: como impacto, por que ndo incorporar se esse impacto ja existe?

Muito obrigada.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Sra. Tuca, com a
palavra, Cremilda de Sena. (Pausa.)

E s6 abrir o som.
Isso, abriu.

A SRA. CREMILDA DE SENA SILVA (Paraexpor.) - Oi, Priscila. Eu também iafalar exatamente o que a Dra. Mara
acabou de falar. Nos ja temos esse impacto. E a vida dos nossos filhos ndo tem prego, tem valor. Nossos filhos sdo
insubstituiveis e so Unicos. NGs damos as nossas vidas pel os nossos filhos.

E nds cremos que - ai vocés também tém filhos, eu acredito - temos que olhar o lado também técnico, sim, olhando todos
oslados. Mas, se é paraumavida, se o remédio é eficaz, tem comprovagdo, que, por favor, vocés olhem para as vidas.

Nés aqui desse lado...

Eu sei ador de perder um filho, porque eu ja perdi uma filha de 22 anos, que estava gestante de seis meses. Eu perdi.
Eu ndo quero perder outrafilha por negligéncia, por serem as pessoas cegas e fazerem vistas grossas. "Entrega ai paraa
judicializacdo. Deixa que eles se virem e nés lavamos as maos."

S0 vidas, s80 criangas e nés estamos aqui, nds existimos. N6s precisamos de solugdo com tempo recorde também,
porgue eles ndo tém tempo. Essa doenca ndo espera. Vocé mesmo leu, vocé mesmo viu: ela ndo espera, ela é agressiva,
€ progressiva.

Entdo, n6s queremos que vocés olhem para a gente: nds estamos aqui, nds precisamos de socorro. E quem pode fazer isso
S30 VOCEs - sA0 VOCes. Se vocés ndo fizerem isso, nossos filhos vao morrer. E simples assim! E nos impacta muito. Ent&o,
nos pedimos socorro para vocés. Ajudem-nos!

S6 isso.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. [3loco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Passo apalavrapara
a Monica agora, que € da Fedrann. E bom sempre lembrar os nomes, porque fazem um trabalho muito bom. Existe a
Federac8o das AssociagOes de Doencas Raras do Norte, Nordeste e Centro-Oeste, um trabalho maravilhoso.

Sra. Monica Vieira Aderado.

A SRA.MONICA VIEIRA ADERALDO (Paraexpor.) - Dra. Priscila, nafaladasenhora, agentetem até umaesperanca,
porgue a senhora fala de compartilhamento de risco, pelo menos é uma saida, s6 que a gente tem que ter... O precedente,
como foi colocado, ja existe, porque a gente j4 viu serem incorporadas doencgas, patologias com tratamentos muito mais
caros, ndo sendo ultrarraros. NGs somos ultrarraros. Nés somos tdo poucos. Como a Dra. Mara colocou, ndo ha esse
impacto. O impacto ja existe e muito caro, muito caro

A incorporacgdo viria pararesolver o problema. Ou, entéo, por que ndo se faz uma proposta de compartilhamento de risco,
oquejafoi feito laatrés com a medicagdo de AME?

Seagentevai colocar, existem medicagdes jaincorporadas de um valor muito maior do que o que agente esta solicitando
agora.

Foraisso, uma coisa que veio a mente agora é que essa medicacdo ndo vai aumentar a dosagem, porque ndo € por peso.
Ent&o, aumentou a peso da crianga, aumentou a dosagem da medicagdo, aumentou o preco durante o tratamento. E uma
dosagem Unica. Tanto faz ela ser crianga ou quando ela chegar... A gente ndo fala em adultos, porque ainda ndo chegaram
aessafase. As criangas estdo morrendo na primeira década de vida. Para algumas que estdo passando, a quantidade de
tratamento € amesma. Ent&o, ndo ha expectativa de aumento. E o mesmo valor.

Entdo, € uma coisa que eu acho que vocés poderiam ol har.

Quando a gente compara com MPS, o paciente, a medida que vai aumentando o peso, vai aumentando a dose, vai
aumentando o preco.
Neste caso, ndo
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NOs temos, frisando bem, apenas 15 criangas. Se tivesse sido incorporado, todas el as estariam sendo agraciadas com esse
tratamento.

E também a pior coisa do mundo é vocé ter uma doenca rara, genética, e, como a Dra. Mara falou, o médico chega,
infelizmente, para dar o diagnéstico e fala: "Vou dar o diagnéstico, mas a coisa boa que eu tenho para dizer € que existe
tratamento”. Ao mesmo tempo, ele diz: "Existe, mas 0 Governo ndo da, e é téo caro que, infelizmente, o senhor ndo vai
conseguir obté-1o".

A gente sabendo que ha diagndstico precoce - e ja pode haver, porque essas 15 familias ja podem ser estudadas - dessas
15 familias, agente ja pode fazer esse diagndstico, e eles ja podem ter o tratamento assim que for fechado o diagndstico.

Ent&o, ficam as minhas consideracfes e também uma fala da previsdo orcamentéria. A gente solicita também, ja que a
gente esta aqui, na Casa do Povo, no Senado, que seja recomendada essa verba or¢camentaria, esse valor or¢camentario
paraas doengas raras e para as doengas genéticas raras.

Muito obrigada.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Eu agradeco
também, Monica. Prazer. Gostamos muito de ouvir vocé. Quero corroborar, dizer que também tive essa impressdo com
afalada Dra. Priscila no sentido de que ha caminhos a serem construidos, juntando-se as sugest@es, as observacfes. O
gue a gente espera, Dra. Priscila, € que esta Subcomissdo do Senado possa colaborar com as familias, com os pacientes
e com a coordenacdo geral para que o caminho sgja construido, que ndo haja essa caminhada penosa de judicializagdo,
gue demora um tempo e depois desse tempo aquel ajanela de oportunidades, inclusive, jatendo passado para as criangas,
pelo menos em boa parte dos casos.

Ent&o, com apalavra, Dra. Priscila

A SRA.PRISCILA GEBRIM LOULY (Paraexpor.) - N&o estava habilitada aqui pra eu abrir o microfone.

Eu concordo - e entendo - com tudo o que foi dito aqui pela Dra. Mara, pelaD. Cremilda, pela Dra. Monica. Todos esses
aspectos sdo, sim, levados tecnicamente ao plenario da Conitec. Ent8o, toda essa avaliacdo, tanto de questdo de agjuste
de doses, se for necessario, o quanto ha de estimativa, de previsdo de que possa aumentar ou ndo o valor do produto e
outros valores relacionados também, ndo s ao medicamento em si, mas também a toda a aplicacdo e tudo que envolve
aplicar, administrar os medicamentos. Isso ndo é s6 com esse, mas, sSim, com todas as tecnologias. 1sso tecnicamente €
apresentado ao plenério. Todas essas informagdes sdo apresentadas a eles e a decisdo, a deliberacdo cabe aeles. A gente
envia, apresenta todas as informacdes necessérias, inclusive essas informagdes rel acionadas a judicializagdo também sdo
apresentadas ao plendrio, tanto que vocés puderam até ver que isso foi até debatido nessa reunido especifica. Agora, a
posicao, seisso é considerado ou ndo no momento da decisdo, isso cabe a cada um do plenario.

E ai é 0 que a gente entende tecnicamente: a judicializacdo ndo é um caminho f&cil, muito pelo contrério, e ndo deveria
ser dessaforma. Nao é um caminho que é estimulado, que deveria ser, de forma alguma, e por isso também a gente néo
entende que ele deve ser um critério de incorporagdo. Por qué? Pelo fato de que ndo é amelhor via. A judicializag@o néo
€ amelhor via de incorporagdo de um produto, e, sSim, as vias normais, 0s ritos normais pra que possa se disponibilizar
toda atecnologia e todo o suporte para os pacientes de uma forma mais célere, 0 mais adequada possivel. Entdo, de fato,
agente leva essas informagdes e inclusive a Dra. Mara até falou e explicou agui, mas cada um dos membros do plenario
decide daforma como acha que deveria considerar essas informagdes. Nem todos consideram essainformagdo como uma
informac&o crucial.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEM OS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Eu agradeco a Dra.
Priscila. Quero dizer paraaDra. Monica, paraa Dra. Mara, Dra. Priscila e para todos e todas que nos acompanham, que
esse assunto vai continuar sendo objeto de debate.

Eu pediria um favor a senhora, Dra. Priscila. Eu imagino que - posso até dizer - praticamente 100% dos médicos nunca
viram uma crianga com a doenga de Batten. N&o é verdade? Por ser uma doenga, como foi dito até pela Monica,
extremamente rara - ndo é so rara, mas extremamente rara. Muitos, inclusive, ficam imaginando o que poderia ser feito
em termos de diagndstico, de tratamento que existe medicacdo, que é segura, eficaz. Eu, inclusive, depois de ver o video
do Francisco, tinha sugerido, na audiéncia, na reunido de que eu participei com a Fedrann, de mandar o video pratodos
0s cursos de Medicina, para todos os secretarios de salde estaduais, municipais, COmo um processo, inclusive neste
més de doencas raras, em que se lembra esta &rea, para que as pessoas tomem conhecimento, saibam o que é, que ha
medicamento, paraque haja, assim, aoportunidade. Eu pediriaasenhora... Como Comisso do Senado, ndsvamos mandar
asuacoordenacdo o video, também, e pedindo que a sua coordenacdo possa enviar o video para cada um dos membros do
Conitec, para que eles vejam, pelo menos, porgue eu tenho absoluta convicgéo de que, ndo por culpa deles, mas porque
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€ raro, eles nunca viram uma crianga com doenca de Batten. Entdo, o video do Francisco vai gjudar a sensibilizar, a
orientar, e que eles tenham conhecimento sobre a doencga de Batten. Uma coisa € vocé dar uma opini&o sobre algo que
VOCE nuncaviu, e nuncaimaginou que existe; e outra coisa é verificar o ser humano, concreto, na sua frente, e que tem a
oportunidade de ter uma vida normal, dependendo da decisdo deles. Por enquanto, foi negada a vida normal pela deciséo
tomada, mas a gente vai insistir, porque eu acho que a maior parte deles, do Conitec, certamente tem sensibilidade, e
essa sensibilidade pode...

Ent&o, eu mando o documento, mandamos o documento pela Comisséo, para que a senhora faca chegar aos membros do
Conitec. Pode ser? (Pausa.)

Pode ser. Muito bem.

Antes de encerrarmos, nos tinhamos dito que |4 na abertura NGS usamos uma expressao: vamos construir caminhos.
Esses caminhos ndo existem. Vamos construir esses caminhos e vamos juntos. Nada como todos nés, familias, federacéo,
Ministério da Salde, Congresso Nacional, sociedade e especialistas, trabalharmos juntos. Ent&o, que essas criangas nos
iluminem sempre, as suas familias, para dizer: "olhe, estamos numa boa causa’. Por isso eu peco, antes de encerrar, que
a Secretaria da CA S cologue novamente o video do Francisco.

E bem répido. 1sso.
(Procede-se a exibicéo de video.)

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar PODEMOS/PSDB/PSL/PODEMOS - PR) - Muito bem. Eu
agradeco, novamente, apresencadas expositoras, quatro mulheres. Muito bom, isso também é algo importante: Dra. Mara,
aCremilda, aMonicae aDra. Priscila Louly, representando o Ministério da Salide.

A gente realmente precisa tomar as posi¢cdes necessarias dentro de cada ambito, seja da familia, sgja da organizacdo da
sociedade pelafederacdo... Dra. Mara, que € umaespecialista, referéncia, e a Dra. Priscila que ocupa o cargo damais ata
importancia para 0 encaminhamento e para a construcéo dos caminhos.

Eu agradeco a presenca de vocés, agradeco a participacdo de todas as pessoas que nos acompanharam durante toda esta
audiénciapublica. Vai ficar a disposicéo, assim como o material em geral.

Nada mais havendo atratar, declaro encerrada a presente reuni&o.

Obrigado. Abragos atodos.

(Iniciada as 10 horas, a reuni&o é encerrada as 12 horas e 02 minutos.)
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