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SENADO FEDERAL

SECRETARIA-GERAL DA MESA
SECRETARIA DE REGISTRO E REDACAO PARLAMENTAR

REUNIAO
03/09/2025 - 207 - Comisséo de Ciéncia, Tecnologia, Inovacéo e Informética

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia DemocréticalPSB - PR. Fala da Presidéncia. Por
videoconferéncia.) - Declaro abertaa 20* Reunido da Comissao de Ciéncia, Tecnologia, Inovagdo e Informéticado Senado
Federal da 3% Sessdo Legidativa Ordin&riada 572 Legidatura.

A presente reuni&o se destina a realizago de audiéncia publica com o objetivo de debater sobre aincorporacdo de novas
tecnologias para pacientes diagnosticados com amiloidose hereditaria por transtirretina (TTR) em falha terapéutica no
SUS, em cumprimento ao Requerimento n° 19/2025 - CCT (Comissdo de Ciéncia e Tecnologia), de minha autoria.

O publico interessado em participar desta audiéncia publica poderd enviar perguntas ou comentérios pelo endereco
www.senado.leg.br/ecidadania ou ligar para 0800 0612211.

Encontram-se presentes no Plenério virtual, remotamente, da Comissdo - quero dar as boas-vindas aos convidados e
convidadas e agradecer pela participacdo muito importante para debater este assunto:

- Luciana Costa Xavier, que € Coordenadora-Geral de Avaliagdo de Tecnologias em Salide do Ministério da Satide,
também a Comissao Nacional de Incorporagéo de Tecnologias no Sistema Unico de Salide (Conitec). Seja muito bem-
vinda, Luciana Xavier;

- Ramiro Nébrega Sant’ Ana, Defensor Pablico do Distrito Federal;

- Mé&rciaWaddington Cruz, neurol ogista responsavel pelo Centro de Referénciaem Amiloidoses da Universidade Federal
do Rio de Janeiro. Seja muito bem-vindatambém, Dra. Marcia;

- Barbara Coelho, Presidente da Associacéo Brasileirade Amiloidose Hereditaria Associada a Transtirretina. Sgja muito
bem-vinda, Barbara, também; e

- Jorge Luiz Neves, paciente com amiloidose hereditaria.

Eu gostaria s6 de enfatizar dois aspectos. Em primeiro lugar, nds temos a presenca do paciente, da associacéo, da area
médica, do Ministério da Sallde, representando ndo s6 o Ministério da Sallde - a Coordenadora-Geral de Avaliacdo de
Tecnologias -, mas a propria Conitec também, que é a comissao nacional, e do Defensor Publico.

E importante que as pessoas que nos acompanham s entendam que nds vamos dar a primeira palavra para o paciente,
depois paraaassociacdo. Por queisso? Porque ndstemos que atuar em fungéo daquilo que o paciente eafamiliatrazem. A
preocupacdo dessas pessoas tem que ser a preocupacdo dos 6rgaos publicos, da Defensoria Publica e do Senado Federal .
Ent&o, vamos sempre escutar o paciente e afamilia.

Ao mesmo tempo, depois deles, aDra. Méarcia... Nao, Marciando, aDra... Desculpe-me, também... A doutorapelo Centro
de Referéncia da Amiloidose. Ramiro, Barbara... Légico, a Dra. Méarcia. Desculpe-me. A Dra. Mércia que vai fazer o
apanhado da area médica; quer dizer, o paciente conversa, afamilia apresenta, a Dra. Mércia, como médica neurologista,
explica, e 0 6rgdo publico, o Senado e nds, vamos dizer o que nés podemos fazer para que as preocupacdes externadas
possam ser colocadas numa perspectiva de encaminhamento, de solugdo. Certo? Ent&o, esse é 0 primeiro ponto, até para
gue as pessoas que nos acompanham pel os meios de comunicagédo saibam disso.
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Agora, quando nés falamos de uma doenga rara, isso pode estar sendo abordado pela Comissdo de Direitos Humanos,
porque é cidadania, dignidade, é respeito, € um direito fundamental do cidaddo. Pode estar sendo discutido do ponto
de vista da educagdo, ou sgja, como que tipo de educacdo oferecer quando existem problemas de salide decorrentes de
doencas raras - pode haver necessidade de adequagtes, adaptacdes, entéo, a discussao também acontece la -, ou naCAS
(Comissdo de Assuntos Sociais), porque ha o tratamento, eventualmente, fisioterapia, fonoaudiologia, dispensacéo de
medicamentos - isso é salide...

(Falha no audio.)

... nés queremos discutir, é prioridade da Comisséo discutirmos ciéncia, pesquisa, tecnologia, incorporacdo de tecnologias
einovagoes.

Ent8o, é uma interface que acontece entre varias Comissdes, todas elas extremamente relevantes, sob pontos de vista
diferentes. Isso é importante que se enfatize, porque alguém pode dizer: "Mas por que em ciéncia e tecnologia?'. Porque
nés queremos que as universidades, a Fiocruz, tantas iniciativas importantes que existem pelo Brasil sgjam valorizadas,
prestigiadas, paraque a pesquisaaconteca; e que se cologuem adisposi ¢do do publico iniciativas dos nossos pesquisadores
e pesquisadoras - isso é importante, sob todos os pontos de vista.

Tudo vai ser explicado de maneira adequada, e agradego sempre a Secretaria, que organiza todo evento. E nés temos
uma justificativa do requerimento que eu gostaria de ler para que o assunto ficasse, assim, conhecido preliminarmente
em termos da audiéncia.

A justificag8o do reguerimento para a realizag8o desta audiéncia
Passo aler.

Necessitamos de agdes urgentes que garantam 0 acesso a terapias modernas e adequadas para pacientes diagnosticados
com amiloidose hereditéria por transtirretina (TTR) com apresentacéo neurol dgica.

M edicamentos como ainotersena e avutrisirana sdo direcionados a adultos em fal ha terapéutica com as opgdes atual mente
disponiveis, ou no estégio 2 da doencga, que ndo possuem tratamento e cuidado disponiveis no SUS.

O cen&rio é dlarmante: a Conitec ja avaliou essas opcdes e recomendou sua hdo incorporacdo ao SUS, com resultados
negativos divulgados em 04 de outubro de 2024, para inotersena; e, em 20 de fevereiro de 2025, para vutrisirana. Esta
decisdo compromete gravemente a qualidade de vida e a expectativa de sobrevida de um nimero significativo de pacientes
gue ndo tém alternativas adegquadas de tratamento.

E preocupante saber que mai s de 40% dos paci entes em estagio 1 dadoenca podem ndo responder ao tratamento disponivel
no SUS. Além disso, muitos pacientes enfrentam o diagnostico tardio, o que oslevaa procurar tratamento apenas quando
jaestéo em estégio 2, condenando-os aumafalta de opgdesterapéuticas. A amiloidose hereditaria TTR, com apresentacdo
neuroldgica, € uma condicdo raramente diagnosticada, progressiva e fatal. Portanto, € fundamental que se priorizem a
inclusdo de novas tecnologias e aternativas de tratamento para atender aqueles que néo respondem adequadamente as
terapias existentes. Negar 0 acesso a essas opgles €, de fato, condenar esses pacientes a um sofrimento prolongado e,
muitas vezes, a morte prematura.

Vale mencionar que muitos pacientes dependem atualmente de decisdes judiciais para continuarem seus tratamentos.
Muitos enfrentam incertezas sobre a continuidade do tratamento, enquanto outros ndo tém mais acesso ao Judiciario para
buscar novas opces terapéuticas.

A realizacdo de uma audiéncia publica é, sem divida, essencial para incentivar um didogo abrangente e construtivo
entre todos os envolvidos: o Ministério da Salde, no geral, a comunidade cientifica - estd agui presente também, com
a Dra. Mércia, que é neurologista, da comunidade cientifica, estudiosa desse assunto -, 0s pacientes, os familiares e
as associagdes, a fim de encontrar solucBes viaveis e sustentével's, para assegurar um atendimento digno e integral aos
portadores de amiloidose hereditaria no Brasil.

Eu acho que até ajustificativareforca aguel e ponto de vista de que a gente pensa, do ponto de vista da salide, da educagéo,
dos direitos humanos e da ciéncia e tecnologia, incorporagdes de novas tecnologias. Eu quero dizer que ndo sd nés, mas
também o Ministério da Ciéncia e Tecnologia tem a area de doengas raras como uma das areas prioritérias de abordagem.
Entdo, eu agradeco novamente a presenca de todos. Quero so ler as perguntas que ja chegaram pelos canais que a gente
jamencionou rapidamente. Eu pego, inclusive, que a secretaria repasse aos expositores as perguntas para, na medida do
possivel, irem incorporando, porque eu sei que, pelas explicagdes, muitas das perguntas ja serdo respondidas.
Sthephania, de Minas Gerais: "Qual € a previsdo para que essas novas tecnol ogias estejam disponiveis para os pacientes
no SUS?";
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Sérgio, de S&o Paulo: "A amiloidose hereditéariapor transtirretinaem fal haterapéutica, nessaproposta, inclui o transplante
de figado? Existe um grau de prioridade?’;

Jéssica, de Santa Catarina: "Como 0 SUS garantira que as novas tecnol ogias para amiloidose hereditéria por transtirretina
sejam acessiveis e seguras para todos os pacientes?".

Comentérios.

Ana, de S&o Paulo - é um comentario -: "O SUS é o melhor [abrem-se aspas] plano de salide do mundo. Sei que irdo
gjudar [...] sem prejuizos, ndo sd neste caso, mas em outros também". Quero dizer para Ana que eu concordo sobre ser
0 melhor plano de salde também.

Mais algumas perguntas.

Carlos, do Rio de Janeiro: "Qual a estratégia do SUS para garantir equidade no acesso, evitando que [...] [s0] quem tem
dinheiro ou[...] [ac&o judicial] consiga]...] [0S] medicamentos?’;
Anisio, do Ceard pergunta: "Ha protocolos clinicos do SUS para guiar médicos no uso dessas novas terapias?’

Leliane, do Distrito Federal: "Quais cuidados de enfermagem sdo essenciais na ado¢do de novas terapias para ATTR
[amiloidose hereditéria por transtirretina) em falha terapéuticano SUS?".

Ludmylla, de Goias. "Como garantir acesso rapido a essas tecnol ogias para pacientes em falha terapéutica?".

Felipe, do Parana "A incorporacdo de novas tecnologias no SUS é algo necessario, mas como fazé-lo de forma eficaz
e dentro do orcamento disponivel ?".

Muito bem, essas perguntas j& foram repassadas aos caros expositores e expositoras, a quem a gente agradece de novo
a participacao.

Passamos, ent8o, em primeiro lugar, a palavra parao Sr. Jorge Luiz Neves.

Segja bem-vindo, ndo €&, Jorge? Ele é aposentado e pessoa com amiloidose heredité&ria. Como eu disse antes, vamos

principamente escutar; ndo € ouvir, € escutar. Escutar € prestar atencdo e pensar no que fazer em termos de
encaminhamentos.

Com apalavra, Jorge.

O SR. JORGE LUIZ NEVES (Paraexpor. Por videoconferéncia.) - Bom dia

Antes de mais nada, quero agradecer a0 Senador por esta oportunidade de a gente poder discutir sobre as nossas
necessidades como pacientes. Esta chance € sempre muito bem-vinda para nos.

Bom, eu vou explicar e explanar um pouco o problema da doenca, que é bastante dificil de ser diagnosticada. A maioria
dos pacientes passam por varios especialistas com diagndsticos errados, tratamentos errados. Eu levei, pelo menos, quatro
anos para conseguir o diagnostico correto. 1sso aconteceu por acaso, por conhecer uma médica neurol ogista que estuda
isso - inclusive é amigadaDra. Marcia-, aqui em Pernambuco. O que acontece? VVem aluta para se conseguir medicaggo.

Existe um medicamento ja incorporado ao SUS, mas... Como eu vou dizer? Ele ndo consegue atender quem ja comega
com o estégio 2, que foi 0 meu caso, e a maioria dos pacientes. Por qué? Para se obter a medicacdo, vocé ja tem que
estar agravado, dificuldade de andar, essas coisas todas. Quase, vamos dizer assim, estar no estégio 2 para conseguir o
medicamento. O medicamento ndo atende bem a quem estano estagio 2, ele ndo funcionabem - esseincorporado ao SUS.

Af comega a batalha da gente, porque a médica chega e diz: "Olha, a gente tem uma outra medicagdo. Tem a op¢do do
transplante também, que é uma cirurgia invasiva e tudo, e é dificil de conseguir". Ai elaindica um outro medicamento.
No caso, hoje, é o vutrisiran, mas eu tomo um outro medicamento, que € do mesmo laboratdrio, o patisiran, que € uma
aplicagéo a cada 21 dias.

Eu obtiveisso por meio dejudicializacdo. Eu acho que, de certaforma, € um consenso geral de que ndo € amelhor maneira
de vocé obter uma medicacdo. Primeiramente, porque existe o custo para o proprio Governo, em relacdo ajudicializagao,
essa coisa toda. Nem todo mundo vai ter acesso a um advogado para entrar com processo. A Defensoria PUblica tem
muito processo, e é trabalhoso.

Depois que vocé consegue dar entrada no processo para judicializag8o, vocé leva pelo menos de oito meses a um ano
para obter a solugdo do processo, obter aliminar para poder conseguir o medicamento. E ai vém mais uns trés ou quatro
Meses, 0U as Vezes mais, Como ho Meu caso, em que eu level 0ito meses parareceber a primeira dose. E a primeira dose
jaéumamelhoriagrande para gente, porque melhoraum pouco a nossa mobilidade e os problemasintestinais que agente
tem durante o processo da doenga; vocé j& consegue um declinio dos sintomas mais fortes - isso com a medicacdo.
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Agora, com o vutrisiran, vocé tem uma aplicagdo a cada trés meses; quer dizer, jate da umaliberdade maior e o efeito é
mais prolongado. Ent&o, € muito importante que isso sgja concedido paranés no SUS.

Como équeeu vou dizer? A gente participar da... Eujaparticipei dereunido daConitec. Nés simplesmente comprovamos,
o laboratério comprovou e existem estudos clinicos comprovando a eficacia do medicamento, com a melhoria. Eu tenho
depoimento de quem conseguiu o medicamento pela Justica. Tinha uma pessoa, aqui, do interior de Pernambuco que
estava acamada j4, ndo conseguia levantar da cama, e, com a primeira dose desse vutrisiran, ela ja conseguia até ir ao
supermercado fazer compras para ela. Elateve aindependéncia que ela ndo tinha.

E ai o que aconteceu? O préprio ministério falha na entrega do medicamento. Essa parada do tratamento e a falha de
fornecimento do medicamento sdo bastante prejudiciais. Ela, inclusive, voltou aficar acamada.

Um outro amigo de S&o Paulo que conseguiu na Justica, pelo plano de salide, o vutrisiran também ja me disse vérias
vezes: "Jorge, troca o patisiran pelo vutrisiran”; mas eu tenho medo de, nessatroca, ter umafalha grande e eu ficar muito
tempo sem medicamento. Ja aconteceu comigo falha de fornecimento, e eu passel trés meses, no ano passado, e maistrés
meses, neste ano, sem receber o medicamento, por falha de fornecimento do ministério. E ai o que acontece? Os sintomas
se agravam rapido demais, a doenca evolui rdpido demais e vocé ndo consegue retornar ao estégio em que vocé estava;
VOCé ndo consegue recuperar o ganho que tinhatido.

Entdo, isso € bastante prejudicial. A gente tem dificuldade de caminhar, risco de queda, a gente ndo consegue segurar as
coisasdireito, porque aforcadamao € bastante reduzida- sdo véariosproblemas. A perdamuscular dagente é muito grande.

Quando eu comecei ainvestigar a doenca, eu pesava 90kg; perdi 30kg e fiquei com 60kg por causa da doenca - tudo por
perda muscular. Jafiz cirurgia na vista porque tinha depésito amiloide no vitreo. Eu tive que extrair o vitreo, implantar
umalente e hoje, gragas a Deus, estou bem. Fiz cirurgiade tlnel do carpo, que também é outro problema que € ocasionado
pela doenca - vai obstruindo os nervos e essa coisa toda.

Ent&o, quando vocé tem uma tecnologia que, de certa forma, € inovadora, mas é comprovado cientificamente que surte
efeito, e agente ndo tem a possibilidade de obter esse medicamento com maisfacilidade, € bastante ruim paratodo mundo.

Eu acho que deveriater um consenso melhor da Salide em relacdo aisso. O SUS pode muito bem fornecer. Eu reconhego
gue é um medicamento muito caro, as pessoas normais ndo tém condi¢cdo de pegar e comprar o medicamento, o valor €
bastante alto, mas é o tal negécio: qual é o valor que setem davida?

Eu hoje me sinto capaz de trabal har, mas néo consigo trabal har, porque o meu servigo erainspetor de pintura, trabahava
em plataformas da Petrobras, em navios da Petrobras, fazendo inspegéo para controle de corrosdo e tudo. Hojeem dia, eu
nado consigo subir uma escada direito, eu ndo consigo entrar num tangue de navio para fazer umainspegéo. Ent8o, gracas
a Deus, mesmo ja com o tempo de servico para me aposentar - quer dizer, a época, gragas a Deus, eu jatinha o periodo
para aposentadoria -, ndo era uma coisa que eu queria, eu queria continuar trabalhando, s6 que eu ndo posso mais, e veio
a aposentadoria. Felizmente, eu consigo hoje continuar vivendo com a aposentadoria, mas nessa tensdo sempre de ter ou
ndo o medicamento na hora certa, porque a descontinuidade do tratamento é bastante prejudicial paraagente. Entdo, hoje,
psicologicamente, a gente é bastante afetado, a familia é bastante afetada.

Quando eu descobri 0 meu diagnéstico, eu fui descobrir que meu avd, 60 anos atrés, faleceu com amiloidose. A época,
ndo se conhecia o diagndstico, mas o0 que esta no atestado médico dele € uma das vertentes da amiloidose. Ha 25 anos,
meu pai faleceu com amiloidose. Ele ja reclamava dos sintomas e tudo, e a gente até brincava com ele: "P9, pai, para
com isso! Como é que esta no sol e esta sentindo frio namao?' - ndo erafrio, eradorméncia-, mas ai agente dizia: "P9,
guer tomar remédio toda hora e tal", e ai vai... E, mais recentemente, trés anos atras, foi 0 meu irméo mais velho, e eu vi
como o meu irméo faleceu. Ai foi 0 mais pesado, porque eu estive com ele em novembro. Ele ja tinha pedido a minha
cunhada para colocar um saco plastico na cabeca dele, porque ele queria morrer, ndo aguentava mais viver daquele jeito.
Paratudo precisava de assisténcia: ele ja ndo se levantava da cama, era carregado para a cadeira de rodas, da cadeira de
rodas para a cadeira do papai, parair ao sanitério, para tomar banho; para tudo, ele precisava de gjuda. E ai, quando a
minha cunhada me falou isso, eu peguei e fui ao Sul - ele morava em Porto Alegre - fazer umavisita a ele para levantar
0 astral - eu ja estavatomando a medicacéo -, ai cheguel e vi 0 estado em que ele estava. Aquilo me assustou bastante. A
gente vé que ndo tem o que fazer sem medicacao, e ele ndo conseguiu o medicamento. Entdo, essas coisas sao bastante
chocantes para afamiliatoda.

Eu tenho hoje quatro sobrinhos, que sdo diagnosticados ja com amiloidose, mas, como ndo tém sintoma, ndo tém acesso
amedicaggo. E uma coisatambém que eu acho que sairiamais barato, vamos dizer assim, o custo seriamenor se, a partir
do diagndstico, vocé ja pudesse fazer alguma coisa; sé que ndo tem o que fazer, vocé tem que esperar ter o sintomagrave
- sintoma de dorméncia nos pés, de falta de movimento e essa coisa toda - para poder solicitar o medicamento. Tem os
exames que tém que ser feitos, eletroneuromiografia e essa coisatoda.
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E, além damedicagdo, agentetem queter um acompanhamento tremendo: consultacom cardiol ogista, porque aamiloidose
afeta o coracdo também; fisioterapia constante - vocé tem que fazer fisioterapiapel o menos duas atrés vezes por semana-;
nutricionista; gastro; tudoisso. E osmédicos, vamosdizer assim, vocé tem que procurar os médi cos especializados porque,
guando vocé vai conversar com algum meédico e fala de amiloidose, nem todo médico a conhece a fundo. Nao € muito
conhecidado pessoa e, vamos dizer assim, ndo existe muito interesse em estudé-la. S&o poucos os médicos. Eu acho que
aDra. Mércia sabe disso, ela esta sabendo da dificuldade de se conseguir médico especializado e que conhega a doenga.

Entdo, tudo isso - como € que eu vou dizer - psicologicamente afeta bastante a gente. Até a chegada do diagndstico é
bastante dificil. E quando a gente escuta o diagndstico, que no meu caso foi por acaso, realmente... A minhasograteve um
AVC eficou internada. No internamento dela, a minha esposa conheceu a neurologista que atratou na UTI. Conversando
com €ela, eladisse: "Olha, eu acho que o seu marido tem amiloidose”, e indicou uma médica. Quando a minha esposa me
ligou dizendo: "Olha, conversei com a neurologista aqui e ela me disse que talvez vocé tenha amiloidose”.

O que se faz hoje em dia? A gente vai direto no Google. Cologquel & "amiloidose". Quando eu vi sobre amiloidose, o
progndstico era de trés a cinco anos de vida. 1sso era o que estava escrito 1a no Google. Entdo, quando vocé recebe esse
impacto, é bastante chocante. Quando eu fiz a consulta com a especialista, ela pegou e disse: "Olha, vocé tem tratamento.
Antigamente se usava o transplante, mas hoje em dia vocé tem medicamento. Entdo a gente vai tentar controlar. N&o
consigo reverter a doenca totalmente, mas o que a gente consegue € estabiliz&la, para que ela ndo progrida mais, mas
para isso a gente tem que ter continuidade do tratamento”. E um tratamento que é para o resto da vida, ent&o vocé ficar

dois, trés meses sem medicacdo € uma regressao tremenda no sintoma, no que vocé jatinha melhorado.

Eu acho que erao que eu podiafalar daamiloidose, do meu sentimento, que € o sentimento de qualquer paciente que tem
essa doenca. E uma doenca ainda pouco conhecida - vamos dizer assim -, de diagnostico dificil, porque ela se confunde
com outras. Eu fui diagnosticado com polineuropatia dos membros periféricos e comecei um tratamento, que ndo adiantou
nada. Ai vocé vai fazendo os tratamentos errados e com isso adoencgavai progredindo cada vez mais.

Ent&o, eu acho que isto é o que eu podia fazer, dar uma explanada no que é a amiloidose, por ser pouco conhecida. Eu
sei que tem gente que tem problemas maiores do que 0 meu. Vamos dizer assim, vocé tem outras doencas raras que séo
bem mais prejudiciais. Uma coisa que eu disse logo ho inicio sobre o preco do medicamento e tudo, eu falei: "Caramba,
eu ndo sabia que eu valiatanto", porque, no fundo, no fundo, € um valor alto por ano para me manter vivo. Ai um amigo
meu chegou para mim e falou assim: "E, mas vocé ja viu o quanto vocé produziu para o pais, 0 quanto vocé pagou de
imposto?'. Eu: "P6, é...", mas mesmo assim acho caro.

Deveriaexistir néio sei se umanegociagdo maior com oslaboratdrios, como o senhor disse, umapesguisamaior daFiocruz,
dos institutos, das universidades, para a gente descobrir um tratamento nacionalizado, vamos dizer assim, porque hoje €
dificil vocé conseguir umaquebra de patente de um medicamento caro desse jeito. Eu sei que tem outras doencas que tém
valores mais atos ainda, mas eu acho que € aguela coisa assim: quanto vale umavida? 1sso € que € o pior. E é um direito
Nosso, a hossa Constituicao diz que a gente tem direito a salide. Enté&o € bom a gente ter o apoio dos politicos, dos 6rgéos
oficiais, do proprio governo em relagdo a isso. Acho que o que eu podia explanar era o que eu falei. Quero agradecer,
mais umavez, por esta oportunidade de comentar sobre a amiloidose e buscar tratamentos mais eficazes para a gente.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Agradecemos, Jorge Luiz Neves. Muito interessante, boa e necesséria a sua exposi¢ao. Ficaram extremamente claros
os desafios, as angUstias, apontando, inclusive, para aimportancia da pesquisa nessa area, para que a gente... Tem tanta
gente qualificada, boa, nas universidades, na Fiocruz, que tem que receber um incentivo, para que essa pesquisa gude nos
desafios, e n6s temos competéncia para que muitas dessas coisas acontecam no Brasil.

Obrigado, por enquanto, Jorge. Ai vocé acompanhe também as fal as das outras pessoas.

Passamos, em seguida, a Barbara Coelho, que é Presidente da A ssociacdo Brasileirade Amiloidose Hereditaria Associada
aTranstirretina.

Segjamuito bem-vinda, Barbara.
A SRA. BARBARA COELHO (Por videoconferéncia.) - Muito obrigada.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.) -
E quero dizer daimportancia de ter uma associacdo brasileira que trata do assunto para organizar o povo para participar
juntos. Juntas sempre as pessoas sdo mais fortes.

Com a paavra, entdo, Barbara.
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A SRA. BARBARA COELHO (Para expor. Por videoconferéncia.) - Bom dia. Muito obrigada pela oportunidade de
trazer aqui a nossa causa.

Vou abreviar o meu histérico pessoal dentro desse contexto da amiloidose. A minha mé&e... Todos nds da Abpar, que
trabalhamos como voluntérios na Abpar - todos nds -, somos ou pacientes ou cuidadores de amiloidose hereditaria. No
meu caso, a minha mae vem de uma familia de 16 irm&os e, em 2017, a minha mée, depois de muitos anos também
buscando um nome para a doenca de que ela estava acometida - porque era claro que ela estava doente, mas nés néo
conseguiamos fechar um diagndstico -, foi diagnosticada, e ai a gente comegou a juntar as pegas.

A minha mé&e ja havia perdido seis irmaos sem diagndstico, e ndo restou divida de que os irmaos faleceram por causa
de amiloidose, 0 meu avd também. E, diante do diagnostico da minha mée, o médico recomendou que todos 0s irméos
vivos fizessem esse teste também: mais trés irmas da minha mée foram diagnosticadas e mais um irmdo. Eu fiz o teste
também e eu ndo sou paciente de amiloidose.

Ent&o, do ano passado para agora, minhaméae perdeu mais doisirmaos. Eu tive certeza de que, daquele momento, daguele
diagndstico em diante - eratudo muito incerto -, eu iria pausar aminhavida para cuidar daminhamée. Assim foi feito, e
eu cuido daminhamae até hoje. Minhamae tem 81 anos, adoencajaevoluiu, elajando esta andando mais. E todo méseu
tenho muito trabalho, tenho que correr atrés de documentos para judicializar um medicamento para ela. Entdo eu resolvi
compartilhar esse meu trabalho com pessoas que estavam também buscando algum tipo de tratamento para amiloidose.

Através de um médico, eu descobri que existia a associagdo. Eu entrei como uma cuidadora e, posteriormente, 0 meu
representante regional, que me atendia, faleceu - ele era transplantado, portador também de amiloidose hereditaria -, e
eu fui convidada para atuar como colaboradora regional no meu estado, Minas Gerais. Estou desde o ano passado como
Presidente da associagdo. Como somos voluntarios, nés trocamos os postos a cada trés anos. Eu represento, em média,
500 familias, hoje, de pacientes de amiloidose hereditéria.

Quase sempre esses pacientes... O primeiro diagnéstico de uma familia... Quando esse paciente nos encontra, ele ja esta
no segundo para o terceiro estégio da doenca. Porque ela é progressiva e, sem tratamento, as vezes, esse paciente so vai
progredindo. E hoje tem apenas um medicamento incorporado no SUS para atender esses pacientes, e esse medicamento
traz um beneficio para esses pacientes: é um estabilizador dessa proteina e traz beneficio apenas para o primeiro estégio
da doenca, quando os pacientes comegam a precisar ja de algum apoio para andar, uma bengala, e ja comegam a ficar
incapacitados de trabalhar, de fazer suas fun¢Bes normais, perdem suas capacidades laborais e a maioria tem que se
aposentar.

O impacto emocional dessas familias, todas af etadas também, € enorme. Eu sempre enfatizo o papel de um cuidador, que
€ 0 meu caso também, porque eu javivo ha dez anos em... eu vivo por conta de tratar da minha mée.

Osmedicamentos que agente trouxe aqui em questdo, paratentar incorporar parao paciente no segundo estagio dadoenca,
foram todos submetidos a estudos clinicos, eles sdo todos aprovados pela Anvisa - e a Dra. Marcia, posteriormente, vai
falar que... Eu acho que, de todas as negativas que a gente recebeu de incorporago desses medicamentos, em nenhuma
foi contestada a eficécia desses medicamentos, nem a seguranca; muito pelo contrério, € comprovada a urgéncia e a
necessidade desses medicamentos. A resposta que nés tivemos, todas as vezes, foi a questdo do impacto orcamentério.

Ent&o, eu ndo sei, assim como 0 Senador iniciou hoje aqui esta audiéncia... O senhor mencionou que, como cidadaos,
como uma sociedade civil, é muito importante que todos nés... a partir daqui, que as dividas sejam sanadas, mas que
nés tenhamos essa consciéncia de colaboracdo com essas familias, com esses portadores de amiloidose. Se a questéo é
impacto orcamentério, é possivel, posteriormente, algum tipo de negociacdo com aindlstria, para que possamos chegar
aum resultado efetivo para esses pacientes, né?

Ent8o, nds viemos aqui para solicitar que seja feita essa incorporacdo, que seja revisada essa questdo de impacto
orcamentério.

Os nossos pacientes, hoje, ja buscam um diagndstico num estagio tardio. E eu acho que muitos desses pacientes, assim
como o Jorge disse, poderiam, sim, continuar trabalhando, contribuindo com a nagdo, e parece que estdo precificando
vidas mesmo. A gente, como associ agao representando esses pacientes, eu acho que a gente trabalha muito, muito: eu ndo
fico um diasem trabalhar, apesar de ser um trabal ho voluntério. Eu divido o meu diacom os cuidados, os muitos cuidados
gue eu tenho que ter com a minha mée, que ja nem anda mais, depende de mim para tudo - se eu néo ficasse por conta
dela, a gente teria que contratar uma pessoa -, e esse € 0 cenario de todos esses pacientes.

Entdo, nés viemos aqui hoje pedir essa incorporagdo. Nés acompanhamos as indlstrias, a gente consegue ver a
evolucdo dos medicamentos. Hoje tem tratamento para esses pacientes. As vezes, a gente € convidado para congressos
internacionais, em gue a gente se senta com outras associagdes de outros paises, e 0 assunto quase sempre & "O meu
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meédico trocou 0 meu medicamento por um melhor, que esta sendo mais efetivo”. E, infelizmente, ja ha alguns anos, o
Nosso assunto, quando a gente vai para congressos, € que ainda ndo temos tratamento aqui para pacientes.

A questéo da judicializacgo é muito dificil. A maioria dos pacientes ndo tem nem a condic¢do... Quando ndo se tem a
condic¢do financeira para buscar um advogado, € possivel ser assistido pela Defensoria Publica - inclusive, a minha mée
toma um medicamento para acometimento cardiaco através de judicializagdo -, mas a maioria dos pacientes ja ndo tem
nem salide mais para correr atras disso.

NOs perdemos vidas todos os dias na associacdo. Nés perdemos familiares. Eu diria que convivo com aamiloidose desde
gueeu nasci. Meu avd morreu 45 anos atrés. Eu tenho tios que fal eceram sem diagndsti co: hoje os meus primos comegaram
ater os sintomas e agora descobriram que, certamente, os pais morreram de amiloidose também. Eu tenho falado sobre a
minha familia, mas é porque é um caso real, assm como o do Jorge, que a gente traz do que sdo 0s sintomas, 0 impacto
emocional que atinge todas essas familias.

Esse seria 0 nosso apelo hoje. Essa é uma doenca endémica, progressiva. Nenhum paciente de amiloidose pediu para
ter essa doenca. Entdo, eu acho que nés todos deveriamos exercer algum papel para tentar, com efetividade, assistir a
esses pacientes, pois ja existe o tratamento. Foram quatro tentativas de incorporacdo de medicamentos, em que néo foi
contestada a eficacia. Entéo, é muito importante que isso seja lembrado para tentarmos 0 que mais puder ser feito para
agente conseguir gjudar esses pacientes.

S30 vidas que sdo pausadas, sdo familias impactadas. Como o Jorge mesmo disse, ele teve que parar de trabahar. Minha
mé&e também... Eu diria que ela até hoje estaria trabalhando. Minha mée é costureira. Ela empurra o tecido paradentro de
uma magquina de costura hoje com a g uda de uma chave de fenda. Emociona mente € isso que a mantém viva.

Mas a pessoa tem filhos, tem familia, aquela incerteza de se o filho também herdou - esse teste s pode ser feito com
0s pacientes acima de 18 anos. Eu tenho visto também vérias familias em que varios familiares optaram por ndo fazer o
teste genético, por medo e pela questéo de saberem que ndo tem uma garantia de tratamento aindaincorporado no Sistema
Unico de Satide. E o prego desse medicamento é muito alto.

Entdo, eu estou a disposi¢éo para quai squer duvidas que eu possatrazer aqui paravocés, mas 0 Nosso apelo é paraque sgja
revista essa questéo da néo incorporacdo dos medicamentos j& existentes e para que a gente chegue a isso de umaforma
efetiva. Todo mundo tem um compromisso aqui, como o Senador falou, para, posteriormente, a gente tentar resolver essa
guestéo dessa incorporacdo dos medicamentos.

Eu agradeco muito a oportunidade de estar aqui, trazer voz para essa associacao, relatos pessoais meus também, que ja
convivo hé dez anos com os tratamentos de amiloidose hereditéria. Agradeco muito a oportunidade, Senador.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.) -
NOs que agradecemos avocé, Bérbara Coelho, Presidente da Associagdo Brasileira de Amiloidose Hereditéria Associada
aTranstirretina.

S6 quero também externar palavras sempre de coragem, de esperanca, de organizagdo. Sejaédificil tendo umaassociacéo
brasileira, imagine se cada um estivesse sozinho ai. Entdo é importante todos e todas que nos acompanham pelo Brasil
estarem juntos com umaassociacao brasileira, porque ai alutaé coletiva, por umaboa causa, N€? V ou sempre dizer, somos
fiéis a causa do bom atendimento das pessoas e das familias.

E 0 seu depoimento também foi muito importante, assim como havia sido importante o do Jorge, como paciente; vocé,
ndo como paciente, mas com toda a familia, como vocé relatou, sendo af etada também por esse desafio, e a associagéo.
No que nés pudermos contribuir com a associagdo, estamos a disposi¢éo também.

Muito bem.
A SRA. BARBARA COELHO (Por videoconferéncia.) - Muito obrigada.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Ent&o, nés falamos com o paciente, a familia, a associacdo, e agora vem o ponto de vista médico para mostrar as
pesquisas, os entendimentos, os encaminhamentos. E paraisso ndstemos, com muito prazer, aparticipagdo daDra. Méarcia
Waddington Cruz, que € Neurologista e responsavel pelo Centro de Referéncia em Amiloidoses da Universidade Federal
do Rio de Janeiro. Parabéns pelo trabalho e pego transmitir também o abrago paratodos da UFRJ.

Com apalavra, entdo, Dra. Marcia.

A SRA. MARCIA WADDINGTON CRUZ (Para expor. Por videoconferéncia.) - Primeiramente, eu gostaria de
agradecer a0 Senador pela honra e pela oportunidade de esclarecer um pouco e ajudar os pacientes, atodas as autoridades
presentes e a Abpar, que sempre depositou em mim muita confianca, ao longo dos anos.
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Eu vou compartilhar a minhatela. (Pausa.)

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.)
- SO ndo esta em tela cheia

A SRA. MARCIA WADDINGTON CRUZ (Por videoconferéncia.) - Eu coloquei agora.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Agorasim, esta 6timo. Muito bom.

A SRA. MARCIA WADDINGTON CRUZ (Por videoconferéncia.) - Bom, ent&o, voltando, estou na UFRJ desde 1988
e, desde 1989, eu me ocupo desse centro de referéncias, que, claro, foi crescendo a medida que os tratamentos foram
surgindo. Eu sou ainvestigadora principal, quer dizer que eu coordeno estudos clinicos com todas essas drogas que foram
surgindo ao longo do tempo. Eu acompanho desde o transplante de figado até as drogas de que eu vou falar a seguir,
drogas que visam estabilizar, drogas que visam silenciar a producdo dessa proteina anémala. Ent&o, esse é o meu conflito
de interesses, mas €, a0 mesmo tempo, aquilo que eu fago ao longo dos anos e que é inerente a profissdo e ao tratamento
desses pacientes.

Para quem n&o conhece a amiloidose, muito rapidamente, eu tenho dez minutos, entdo eu tenho que escolher o que falar.
Eu n&o posso...

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.) -
Dra. Marcia, a gente até mudou. Vocé tem 15 minutos parafalar, foi 0 tempo que a gente destinou para as outras pessoas
também. Enté&o, por favor.

A SRA. MARCIA WADDINGTON CRUZ (Por videoconferéncia.) - Muito obrigada. De qualquer forma, eu preparei
uma apresentagdo que visa ser sucinta e corroborar o pleito dos pacientes.

Entdo, 0 que é essaamiloidose? A amil oidose € uma doencaque é decorrente do deposito de amiloide. Temos um amiloide
marcado em vé&rios tecidos: naglandula salivar, no nervo periférico, no coracdo. E de onde vem esse amiloide? Umavez
gue estala nos tecidos, €le causa lesdo. Ele vem de uma proteina que é produzida no figado, que se chama transtirretina,
gue é esta agui, com essa estrutura quaternaria. Quando ocorre uma mutagdo, uma simples troca de aminoécido, essa
proteina se torna instavel na circulagdo, acaba por se fragmentar em mondmeros; esses mondémeros vao se dobrando de
formainadequada, se depositam nos tecidos sob formade amiloide, e ai entéo vem adoenca. Vai depender do tecido onde
elase deposita. Elavai se depositar em tudo quanto € lugar, dai a gravidade da doenga.

Nés temos as duas mutagdes mais comuns no mundo. EssaV 30, que é a substitui ¢cdo do aminoacido valina por metionina,
gue é da nossa origem portuguesa; e essa outra mutacdo, a 122, isoleucina por valina, vem da nossa afrodescendéncia.
Todas as duas... Nés fomos premiados com as duas principais mutagdes; temos, portanto, doenca de todo tipo.

A forma de manifestacdo vai depender da mutag&o, conforme eu ja disse. Entéo, se nods estivermos lidando com essa
mutacdo da nossa origem portuguesa, nés teremos uma doenca princi pal mente neurol égica e principa mente de pacientes
jovens, entre 0s seus vinte e poucos anos, trinta. Se for a mutacdo de origem africana, sera principal mente uma doenca
cardiaca. Mas, mais cedo ou mais tarde, esses pacientes evoluem para um lado ou para 0 outro, iSso para hdo mencionar
tantas outras mutacles, e vao ter uma doenca sistémica, uma doenca que afeta mltiplos 6rgaos.

Como o Jorge ja muito bem falou, se a mutagéo - e eu acredito que sgja essa V30 a dele - se apresentar apds os 50 anos
de idade, €la ja se apresenta como uma doenca tanto neurol égica quanto cardiaca. Entdo nés estamos lidando com uma
doenca sistémica; uma doenca que € severa, € progressiva, € fatal, se ndo for tratada corretamente; afeta maltiplos érgéos
- eu ndo vou entrar nesses detalhes todos, mas € sd para os senhores terem uma nogdo da complexidade dos multiplos
0rgaos e tecidos que podem ser atingidos pelo depdsito de amiloide, com a consequente disfuncéo -; e a sobrevida vai
de dois a dez anos, a depender de indmeros fatores. Por exemplo, para a mutacdo V30, €la pode ser mais lenta; para a
mutacdo 122, devido ao fato de afetar o coragéo logo deinicio, vai ser mais grave. Entéo, se ndo tratada ou se ndo tratada
corretamente, € uma doenca que evolui inexoravelmente para o 6bito.

Eu vou apresentar a seguir algumas fotos, para que os senhores tenham uma nogéo da gravidade da doenca, muito no
tocante ao aspecto neurolégico, porque eu sou neurologista. Entéo, os pacientes precocemente perdem a capacidade de
perceber o frio, o calor, ador, eles se queimam. As vezes se abrem Ul ceras troficas, como essas, que podem evoluir para
amputacOes. Até o estagio final da doenga, que é esse, por desnutricdo, diarreias, vomitos, que S0 coisas muito graves.
NOs ndo queremos mais ver esse tipo de coisa.

Existem estagios da doenca, conforme jafoi dito aqui - aquele estagio sempre cléssico -, estégios 1, 2 e 3. No estégio 1
€ aquele paciente que sO tem alteracBes sensitivas ou sensitivas e motoras, mas ainda é capaz de caminhar sem auxilio.
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No estagio 2, ja se passaram quatro ou cinco anos de doenga, ele necessita de apoio para caminhar. E o estagio 3 € aquele
paciente que ndo caminha, estarestrito ao leito ou a cadeira de rodas.

Como é que evoluiu o tratamento? Primeiramente, eu queria dizer que s6 5% das doengas raras tém um tratamento eficaz,
e aamiloidose é umadelas. Entdo nds estamos diante de uma coisarara, que nds temos obrigacao de diagnosticar e tratar
adequadamente, porque &, de certaforma, um privilégio podermos tratar.

Nos anos 90, surgiu o transplante de figado como opcao terapéutica. Mais tarde, em 2011, foi aprovado na Europa e,
maistarde, no Brasil, drogas que estabilizam essa molécula, atranstirretina. Lembrem que eu disse que ela sofre mutacdo
eficainstavel, entdo esses estabilizadores tendem a deixar a molécula estavel e interromper essa cascata inexoravel de
desagregacéo e de deposi¢éo em tecidos e doenca.

Aqui, o primeiro transplante de figado, que eu acompanhei, do Prof. Silvano Raia, do Instituto do Figado, em S&o Paulo.
Mais tarde, essa plaguinha, que me foi dada por um dos nossos pacientes do Rio de Janeiro. E o transplante de figado,
entdo, ficou durante muito tempo como sendo o Unico tratamento. Mas, evidentemente, ele ndo pode ser o tratamento para
0 nimero de casos que nds temos, que ndo € negligenciavel, é da ordem das centenas ou milhares, no Brasil. Ainda ha
uma especulagcdo em relagcdo aisso, porque nds ndo temaos registros, mas 0s registros que ja existem realmente corroboram
gue nés caminhamos por esse himero de pacientes. E ndo pode ser, ndo pode servir como tratamento para todo mundo,
até porque existem varios outros aspectos médicos a serem considerados, como a progressao da doenca e como a falta
de 6rgdos paratodos, etc., etc.

Ent&o, o primeiro medicamento aprovado, como eu ja disse, na Europa, em 2011, no Brasil, em 2018, foi o tafamidis,
gue é essa droga que se liga, estabiliza a molécula e evita entdo a desagregagdo e o restante. Foi uma conquista muito
importante, um trabalho junto a Conitec, uma dedicagdo muito grande da Conitec em incorporar essa medicacdo e tornar
disponivel, através do SUS, em todo o territdrio nacional - aproveito aqui para também dizer que sou fa do SUS -, mas
gue, porém, ndo resolve tudo. Nés gostariamos muito - todos - que fosse a solugéo para tudo, mas néo é.

Eu vou mostrar quais sd0 essas hecessidades ndo atendidas que exatamente fazem parte do pleito dos pacientes,
principal mente aguel es pacientes que ndo respondem ao tafamidis.

Por exemplo, na minha casuistica de vida real, 0s que ndo respondem so mais ou menos, digamos assim, um tergo, por
diversas medidas que nés fizemos; e, nas casuisticas mundiais, por exemplo, como a de Portugal ... Eu jacitei que anossa
mutacdo principal vem de Portugal. Entdo, eles tém casuisticas muito grandes e ja estudaram muito bem, e ficou bem
determinado que existem agueles que ndo respondem, aqueles que respondem parcia mente e aqueles que respondem.
Aqueles que respondem quase sempre s80 agueles que iniciam o tratamento o mais cedo possivel, coisa que nem sempre
€ possivel por diversas situagdes, além dagueles que ja estdo numa fase mais avancada; quer dizer, o paciente pode
comegar precocemente, mas, por indmeros motivosindividuais, que estéo sendo estudados, ndo responde adequadamente
ao tafamidis, que é essadroga que é disponivel no SUS, ou ele pode j& estar numafase maisavancada, naquelafase estagio
2, quando ele precisa de auxilio para caminhar. E, dentro da minha casuistica de um tempo atras, isso € mais ou menos
24% dos pacientes. Eu vou dar um exemplo aqui de vidareal, de um paciente jovem, com essa dificuldade para caminhar,
jdem estagio 2. E percebam o peso corporal, como o paciente esta emaciado, emagrecido, com baixa qualidade de vida,
essa neuropatia causa disautonomia. Todo o controle que o sistema nervoso autondmico faz, do batimento cardiaco, da
motilidade gastrointestinal, dos esfincteres, tudo isso estd comprometido, entéo esse paciente, além dessa dificuldade para
caminhar e da desnutri¢éo, que vem de vomitos, de diarreia, tem que usar uma sonda, ele também tem doenga cardiaca
- eu ndo vou entrar agui no ambito da doenga cardiaca, ndo € a minha area, mas ela € muito importante - e tem doenca
renal também.

Veam, esse paciente infelizmente ja veio a 6bito, ele veio a 6bito por conta desse tipo de Ulcera, que se forma devido a
neuropatia. Entéo, nds ndo estamos diante de qual quer doenga, qualquer neuropatia, € uma neuropatia gravissma. Eu ja
mostrei isso aqui, as queimaduras, as Ulceras, que muitas vezes evoluem para osteomielite. Ai 0 nosso paciente teve que...
nao amputou, mas precisou colocar todos esses pinos cirlrgicos, as amputacdes, e esse é o final de vida

Entdo, se eu puder voltar aqui um edaide, que é este... Nos falamos, entdo, do transplante nos anos 90, dos estabilizadores
- esse é distribuido pelo SUS a partir de 2018 -, mas existem os silenciadores. Entre outras coisas, entre outras drogas,
existem esses silenciadores, aguelas moléculas que véo & no interior do figado e causam o que a gente chama de
knockdown, cessam a produgdo da transtirretina. Ja existem silenciadores de primeira geracdo, de segunda geragdo, nés
temos que... O tempo passou, em 2015 comegaram os de primeira geragdo, atual mente nods ja estamos com os de segunda
geracdo. Essestratamentosjaforam publicados em vérias casuisticas - eu vou parar de compartilhar aminhatela-, jaforam
publicados em revistas de alto impacto, todos estdo convencidos da eficacia, no mundo inteiro os pacientes ja tém acesso.
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Eu tenho participado sempre da reuni&o da Conitec, sempre entro como consultora, quando el es me pedem, e eu também
tenho notado todo o trabalho deles no sentido de reconhecer a eficacia das medi cagles, das diversas que existem. Fizeram
menc&o principa mente a duas, mas existem até outras.

E éimportante que agente fagaalgumacoisa, queincorpore algumacoisa, paraatender aessas necessi dades ndo atendidas,
gue sdo aqueles pacientes que ndo respondem a droga distribuida atualmente pelo SUS ou aqueles que estdo numa fase
mais avangada. E o preco a se pagar por néo tratar adequadamente € esse que eu mostrel aos senhores ai, no que toca a
sobrevida, no que toca a qualidade de vida, etc., etc. E, muito embora tenha havido esse esforco por parte da Conitec,
ainda ndo se chegou a um acordo, e a decisdo fina foi a de ndo incorporacdo, mas é fundamental que nés cheguemos
aalgum meio-termo.

Eu termino e agradeco muito, mais uma vez, a oportunidade de poder ajudar a todos.
O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Agradecemos muito a vocé, Dra. Mércia Cruz - quero até repetir agui -, Neurologista e responsavel pelo Centro de

Referéncia em Amiloidoses da UFRJ (Universidade Federal do Rio de Janeiro). E quero parabenizé-la pelo trabalho
também. S8o quase quatro décadas, né? V océ mencionou 1989, ndo é?

A SRA. MARCIA WADDINGTON CRUZ (Por videoconferéncia.) - Sim.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.)
- De 1989, 1990, s30...

A SRA. MARCIA WADDINGTON CRUZ (Por videoconferéncia.) - Quarenta anos.
O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia DemocréticalPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- ... quase quarenta anos. Olha, € muita seguranga, muito apontamento.

E algo que a gente discute muito também € o custo-beneficio, porque uma pessoa bem tratada é uma pessoa... E claro que
tem o custo do medicamento, mas, se ndo for tratada, ela vai para o hospital, tem os problemas decorrentes da doenca,
precisa ser atendida, afamilia deixa de trabalhar, porque afeta a familia toda também. Ent&o, isso tudo também tem que
ser levado em conta, mas parabéns pelo trabalho, pela pesquisa.

E quero dizer que a gente fica a disposicao na Comissdo de Ciéncia, Tecnologia e Inovagao para que possamos também,
sob sua orientacdo, articular iniciativas que vocés julguem relevantes que o Congresso Nacional aborde.

Agradecemos muito e queremos manter esse contato na sequéncia, porque umaaudiénciapiblicatem que apontar aspectos
gue tém que ser aprofundados depois, na sequéncia, também junto com o Executivo, o Legidativo, as familias e os
pesquisadores da &rea, como € 0 Seu €aso.

Parabéns pelo trabalho.
A SRA. MARCIA WADDINGTON CRUZ (Por videoconferéncia.) - Muito obrigada.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR) - Passo, em seguida, a
palavra a Luciana Costa Xavier, que é Coordenadora-Geral de Avaliacdo de Tecnologias em'Sal]de, do Ministério da
Salde, representando também a Comi sséo Nacional de I ncorporacéo de Tecnol ogias no SistemaUnico de Salide (Conitec).

Com apalavra, entdo, aDra. Luciana Costa Xavier.

A SRA. LUCIANA COSTA XAVIER (Paraexpor. Por videoconferéncia.) - Ol& Bom dia, Senador Flavio Arns.
Na sua pessoa, eu queria cumprimentar os colegas que participam conosco aqui desta audiéncia publica, as pessoas que
nos acompanham virtualmente.

Como o senhor j& apresentou, sou Luciana, servidora do Ministério da Salide, atualmente Coordenadora-Geral de
Avaliacéo de Tecnologias em Salde, do Dgits (Departamento de Gestéo e Incorporagdo de Tecnologias em Saude), que
também é responsdvel pela Secretaria-Executiva da Conitec.

Ent&o, é um prazer poder participar e discutir com vocés. Fico muito feliz com a fala das pessoas que me antecederam.
Eu acho que a gente consegue ter uma discusséo - foram apresentagdes bem condizentes.

Eu trouxe uma rapida apresentacdo da Conitec, do que ja foi feito até aqui. Eu vou tentar compartilhar e, se eu ndo
conseguir, eu vou pedir gjuda para o pessoal ai da Secretaria, ta?
SO um instante, entdo, por favor. (Pausa.)
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O SR. PRESIDENTE (Favio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.) -
Se vocé precisar de gjuda, a Secretaria esta a disposi¢do também. Ah, sim!

A SRA. LUCIANA COSTA XAVIER (Por videoconferéncia.) - Eu acho que agorafoi, ndo é?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia DemocréticalPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Acho que estd dando certo. S6 faltaatela cheiaainda.

A SRA.LUCIANA COSTA XAVIER (Por videoconferéncia.) - Entdo, s6 um minutinho. Vou voltar aqui paraoinicio.
Para comegar, eu acho que todos vocés ja sabem, mas € sempre importante...

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)

- Luciana, desculpe-me até estar interrompendo, mas a Secretaria pode orientar, SO para aparecer... porque sendo depois
VOCé ndo vai conseguir passar o...

A SRA. LUCIANA COSTA XAVIER (Por videoconferéncia.) - Os eslaides? Mas eu estou conseguindo aqui. Posso
continuar, entéo?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.) -
Passe um sO para ver se consegue passar, sendo a gente tem que colocar natela cheia, porque néo esta natelacheia.

A SRA. LUCIANA COSTA XAVIER (Por videoconferéncia.) - Ah, ndo esta? Paramim esta.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia DemocréticalPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Néo.

A SRA. LUCIANA COSTA XAVIER (Por videoconferéncia.) - Entdo, deixe-me interromper aqui e compartilhar mais
umavez.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.) -
O Leomar, com a Secretaria, se houver qualquer problema, ele... (Pausa.)

A SRA. LUCIANA COSTA XAVIER (Por videoconferéncia.) - Estd bem, vou fazer isso ja entdo. (Pausa.)

Deu certo agora? Estéd em tela chela para vocés? (Pausa.) N&o?

Ent&o, se vocés puderem pbr por ai, por favor... (Pausa.)

Isso, eu prefiro, ja que aqui eu ndo estou conseguindo colocar natela cheia.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Agora esta perfeito.

Vocé s6 vai pedindo para o pessoal passar, quando for necessério, para o seguinte. Esta bem?

A SRA.LUCIANA COSTA XAVIER (Por videoconferéncia.) - Esta 6timo. Muito obrigada. Entdo, podemos comegar?
O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Desculpe al ainterrupcao.

A SRA. LUCIANA COSTA XAVIER (Por videoconferéncia.) - Que isso!

Proximo eslaide, por favor.

Entao, eu acho que muitosjaconhecem, mas é sempre importante lembrar o que éa Conitec, quem éaConitec. E um 6rgéo
colegiado permanente que integra a estruturado Ministério da Salide e tem por objetivo assessorar o Ministério da Salide
nas atribuigdes relativas a incorporagéo, a exclusdo ou a alteragdes em tecnologias no SUS, bem como na constituicao
ou alteracdo de protocolos clinicos. Entéo, quero deixar claro que ndo € a Conitec que decide: a Conitec recomenda ao
Ministério da Salde, e o Ministério da Salide é quem toma a decisdo.

Proximo eslaide, por favor.

A Conitec, como funciona hoje, ndo foi sempre assim. Ent&o, esse processo de usar avaliagdo de tecnologias em salde
comecou la em 2006, mas a Conitec, como funciona hoje, esse processo foi instituido em 2011, por meio de umalei, de
um decreto, que também foram aprimorados até se chegar a constitui¢éo que agente tem hoje, as regras de funcionamento
€ como que a gente trabal ha.

Proximo eslaide, por favor.
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Quais foram as mudancas advindas da criagdo da Conitec? Temos prazos a serem cumpridos, 0 prazo para avaliagéo é
de 180 dias, podendo ser prorrogado por mais 90. A Conitec ndo avalia o uso de procedimentos experimentais. Todos os
temas submetidos a avaliagdo da Conitec sdo disponibilizados para consulta publica. E temos também que aincorporagao,
as avaliagles, a recomendacdo sdo baseadas em evidéncias de eficicia e seguranca e também em estudos de avaliacdo
econdmica, principalmente o estudo de custo-efetividade.

O préximo, por favor.

E quais sdo as competéncias da Conitec? Emitir relatdrios com recomendacdes sobre incorporacdo, exclusio ou alteracéo
de tecnologias no SUS, bem como a constituicdo ou a alteracdo de protocolos; e propor também a atualizagdo da
Rename (relagdo nacional de medicamentos essenciais). Entdo, como eu disse, a Conitec emite relatério, recomenda, e
€ 0 Ministério da Salde quem decide.

E como é que a Conitec esta organizada hoje? De acordo com o Ultimo decreto, nds temos trés comités. Temos um
Comité de Medicamentos, que discute questBes rel acionadas a medicamentos; um Comité de Produtos e Procedimentos,
gue discute exames, equipamentos, uma série de questdes que ndo sdo relacionadas a medicamentos; e temos também
um Comité de Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas, que discute os protocolos que o Ministério da Salde esta
elaborando, que também véo para consulta publica e passam por discusséo com esse grupo de membros.

E ai, temos a Secretaria- Executiva da Conitec, que é realizada, que € exercida pelo Dgits, que € o departamento no qual
eu trabalho e que integra a estrutura do Ministério da Salde, ficando sob responsabilidade da Secretaria de Ciéncia,
Tecnologia e Inovagdo e do Complexo Econémico-Industrial da Satide.

Proximo, por favor.

Quem compde a Conitec? Hoje sdo 15 membros. Entdo, a gente tem representantes das secretarias do Ministério da
Salde, da Agéncia Nacional de Salide Suplementar, da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitéria (Anvisa), do Conselho
Naciona de Salde, dos Conselhos de Secretarios estaduais e municipais de Salde, do Conselho Federal de Medicina,
da Associagdo Médica Brasileira e também um representante do Nucleo de Avaliagdo de Tecnologias. Entéo esses 15
membros, em conjunto, se reinem mensalmente - hoje mesmo, a gente esta tendo reunido da Conitec - para discutir os
pedidos de avaliagdo que chegam até a comissio.

Lembrando sempre que a Conitec precisa ser demandada. Ent@o qualquer pessoa, associagdo, instituicdo pode demandar
a Conitec. A gente precisa receber esse pedido para fazer esse processo de avaiagdo de tecnologias. E como eu disse,
l& quando eu falel das questfes legais, a gente tem um prazo. Entdo, a partir do momento em que a Conitec recebe um
pedido, elatem 180 dias parafazer essaavaliacdo; pode ser prorrogado por mais 90. A Conitec emite umarecomendacéo,
€0 Ministério da Salide decide. Essa decisao € publicadano Diario Oficial da Unido, entdo tem |4 aportariaincorporando
ou ndo incorporando. E depoais as &reas técnicas tém um prazo de 180 dias para disponibilizar o que foi incorporado no
SUS, entdo para comprar medicamento, parafazer pactuacdo, para organizar arede assistencial.

O préximo eslaide, por favor.

E ai, qual é aferramenta, o cerne do trabalho da Conitec? E um processo chamado ATS, que é um processo de avaliacéo
de tecnologias em salide, "é um processo multidisciplinar que usa métodos explicitos para determinar o valor de uma
[determinada] tecnologia'. Sé lembrando que isso ndo acontece s6 no Brasil, varios sistemas de salide publicos, como o
Sistema Unico de Saide, principalmente em paises como Canadd, Inglaterra, Austrélia, utilizam essa metodologia. E o
objetivo, entdo, dessa metodologia é trazer informagdes para tomada de decisio e promover principal mente a equidade, a
eficiéncia e a qualidade do Sistema Unico de Salde. Entéo a ATS é a nossa ferramenta de trabal ho.

Para todo processo, todo pedido de avaliagcdo que chega a Conitec, € elaborado um relatério de recomendacdo, que tem
uma série de informagdes em relacdo a doenga, a tecnologia, quais sdo as evidéncias, questfes relacionadas a avaliacéo
econdmica, de impacto orcamentéario, perspectiva do paciente - a gente sempre tem, nas reunides da Conitec, 0s pacientes
gue sdo convidados parafalar -, como é que esta a experiénciainternaciona em relacdo ao uso daquelatecnologia, setem
novas tecnol ogias para chegarem ao mercado, quais s80 as contribuic¢des que foram recebidas durante a consulta publica.
Entdo é um documento muito técnico, muito robusto, que tem todas essas informagdes, que sdo traba hadas durante o
processo de avaliacdo pela Conitec.

Préximo, por favor.

E al, quais sdo os parametros que sdo levados em consideragdo para a tomada de decisdo? A gente tem aspectos
clinicos relacionados aquela tecnologia, em relagdo a eficacia, a seguranga, a efetividade. Aspectos relacionados ao
paciente também sdo levados em consideragdo, como fatores éticos, qual € a aceitabilidade, talvez se o paciente prefere
uma tecnologia em relagdo a outra, por questdes de posologia ou de conveniéncia. Temos também alguns aspectos
organizacionais, de como o sistema publico de salde brasileiro esta organizado, quais so as questdes relacionadas a
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difusdo da tecnologia, aceitabilidade, logistica, se precisa de rede de frio ou néo, se os centros de salide ou as unidades
estéo preparadas para receber aguele paciente, parafazer diagndstico, se precisade uma outratecnologia- porque, muitas
vezes, ndo adianta so ter o medicamento, se agente tem dificul dade de exame ou de outros procedi mentos paradiagnosti co.

E também sdo levados em consideragéo os aspectos econdmicos, de impacto orcamentério, qual € o recurso que o SUS,
gue o Ministério da Salide vai precisar para prover aquela tecnologia. Sdo levados em conta também fatores de custo-
oportunidade, de custo-efetividade: aguela nova tecnologia, em relacdo ao que o ministério, 0 SUS ja oferece, 0 que ela
vai fornecer amais e por quanto? Entdo atualmente a gente ja tem um limiar de custo-efetividade estabelecido, em que
pese agente ndo ter um limiar estabel ecido paradoengasraras ou ultrarraras. Tem umaflexibilizag&o ai desse limiar como
um parametro que também é levado em consideragao.

Entdo esse aqui é sd um resgate. Eu sei que estou conversando agqui com pessoas que entendem bem desse processo, do
gue a Conitec faz, mas eu acho que é importante resgatar que nao € apenas um critério, sdo varios aspectos que sdo levados
em consideracdo para a recomendagéo da Conitec.

Proximo, por favor.

Em relagéo a esse grupo de condi¢des clinicas relacionadas a transtirreting, a Conitec ja trabalhou muito disso. Entéo
a gente teve um pedido de avaliagdo em 2018, quando foi aincorporacdo do tafamidis meglumina para PAF. Tivemos
um outro pedido em 2022, que foi o tafamidis meglumina para cardiopatia, e ai ndo foi incorporado. Em 2023, tivemos
dois pedidos de incorporacéo, do inotersena e da patisirana, e ndo foram recomendados. Em 2024, tivemos, de novo, dois
pedidos de avaliag&o deinotersena, agora paraum grupo menor, paraumapopul acdo menor; também nado foi recomendada
aincorporacao. E tivemos também um pedido de avaliacéo do tafamidis para pacientes com cardiopatia; nesse caso, foi
recomendadaaincorporagdo. E, este ano, também tivemos aavaliacdo do pedido deincorporacdo de vutrisirana, etambém
nao foi recomendado.

Eu acho que as pessoas que me antecederam ja falaram desses processos. Entdo a Conitec ja avaliou, as empresas ja
demandaram, e o que a gente teve incorporado foi s6 aincorporacdo do tafamidis meglumina e do tafamidis 61mg.

Na sequéncia...

Préximo, por favor.

... eu tenho um histérico um pouco mais detalhado em relagdo a essas incorporagdes, quem pediu, quem foram os
demandantes. Em todas as vezes, os demandantes foram os proprios detentores do registro, os laboratérios fabricantes. E
ai, o que é que agentetem? Como eu disse, em 2018, foi incorporado o tafamidis paraamiloidose associadaatranstirretina
em pacientes adultos com polineuropatia. E houve a recomendac&o, condicionada a uma negociacdo de preco e PCDT.
Entdo esse PCDT foi publicado j, e esses pacientes estéo tendo acesso, a Dra. Marciajafalou, o paciente, a associagcéo
de pacientes. Entdo a gente jatem os pacientes usando o tafamidis.

Na sequéncia...

Proximo, por favor.

... agente teve o pedido de incorporagdo do tafamidis para os pacientes com cardiomiopatia. E ai ndo foi recomendado.
Por qué? Jafoi até comentado aqui, os membros concordaram que tem uma demanda para uma condicdo clinicarara, tem
boa evidéncia, mastinhaumarazéo de custo-efetividade e 0 impacto orcamentario alto, e algumasincertezas rel acionadas
apopulacdo elegivel. Isso ldem 2022.

Na sequéncia...

Proximo, por favor.

... entdo, em 2023, foi avaliada a incorporagé@o de inotersena e da patisirana. Além desse rito normal, que é a avaliagéo
da Conitec, esses dois pedidos de avaliagdo foram submetidos a uma audiéncia publica. A legislacdo permite, entéo as
empresas votaram, discutiram iSso um pouco mais, compararam, houve umacomparac&o de um com o outro. A patisirana
apresentava a guns resultados mel hores em alguns aspectos. E finalmente, na sequéncia, ndo recomendou aincorporacao
desses medicamentos, em relagio ao impacto orcamentério elevado, que prejudicaria a sustentabilidade do Sistema Unico
de Salide.

Proximo, por favor.

Eal..
Desculpe-me, pode voltar: é 2024.
Na sequéncia, pessoal...
Ai, obrigada.
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Na sequéncia, a gente teve um outro pedido do inotersena, de novo, para um grupo de pacientes menor, em que talvez
seria um impacto or¢camentdério menor, mas o plendrio viu algumas incertezas em relagdo aos estudos para esse subgrupo,
e também, de novo, um valor de custo-efetividade incompativel com o limiar que a gente tem estabel ecido.

E ai, também em 2024, teve mais uma vez a decisdo de incorporar o tafamidis, e, dessa vez, para pacientes com
cardiomiopatia.

Na sequéncia, o préximo, por favor.

E adltimaavaliacdo que agente teve foi davutrisirana, que foi para pacientes diagnosticados com amil oidose em estagio
2, e em que ndo foi recomendada a incorporagdo. A gente... Como eu trago aqui, em um trecho do relatério: "Mesmo
apos ampla discussdo e entendendo a necessidade médica, aeficiciado [...] [tratamento] e os esforgos da empresa com o
desconto apresentado [foi apresentado um desconto pela empresa, mas, ainda assim], [...] 0s resultados apresentados ...
[na] avaliago econdmicatornam a tecnologia ndo sustentavel para o SUS'.

O préximo, por favor.

O que agente tem hoje? Entéo, agente tem um PCDT das amiloidoses associadas atranstirretina, e ele prevé o tratamento
com tafamidis - ou meglumina ou 61mg -, transplante hepatico, apoio psicoldgico e socia e aconselhamento genético.
Entdo, em que pese todo esse esforco da Conitec de avaliac8o de todos esses medicamentos, o que foi percebido? Tem
evidéncias, masagentetem aindaum impacto or¢camentario muito ato, considerando o limiar que agentetem estabel ecido,
considerando a preocupacdo com a sustentabilidade do SUS.

Ent&o, 0 que a gente pode deixar aqui de sugestdo de encaminhamento ou para reflexao? A gente viu uma tentativa da
empresaem conceder um desconto paraacompra, mas esse desconto ainda é insuficiente para os padrdes que o SUS, com
0 Ministério da Salde, precisariam paratornar essa tecnologia custo-efetiva.

Ent8o, a gente precisaria, talvez, de uma mobilizagdo maior junto & empresa, em relagdo a oferta de um desconto maior,
capaz de viabilizar aincorporagdo dessas tecnologias para o tratamento dessas condicdes clinicas.

E, também, a gente percebe uma necessidade de aumentar o orgamento do Ministério da Salde, para que essas e outras
tecnologias possam ser viabilizadas, porque, com o que a gente tem hoje, ndo € possivel. Como eu disse, a gente ja viu
gue tem eficacia, que a evidéncia é boa, mas a questéo que prejudica, que dificulta essa recomendagdo, S0 esses aspectos
orcamentarios e financeiros em relagéo a essas tecnologias. Tabom?

Entdo eraisso 0 que eu trouxe aqui, paraapresentar paraos senhores, efico adisposi¢ao paracontribuir com essadi scussao,
tirar alguma davida.

Muito obrigada pela oportunidade.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.) -
Agradeco a participagéo inicial da - de vocé, permita-me chamé-la de vocé, com todo o respeito - Luciana Costa Xavier,
gue é Coordenadora-Geral de Avaliacdo de Tecnol ogias em Salde do Ministério da Salide, representando, nesta audiéncia
puiblica, a Conitec também, que é a Comissio Nacional de Incorporago de Tecnologias do Sistema Unico de Satide.

Obrigado pela apresentacao.

Passamos em seguida a palavra ao Defensor Plblico do Distrito Federal.

Atéeu quero explicar, Dr. Ramiro, que agente comegou com o paciente; fomos para a associagéo nacional que se organiza
para defender os direitos, necessidades dessas pessoas e familias; fomos depois para a parte cientifica - vamos dizer -,
com a Dra. Marcia, que j4, ha quase 40 anos, se dedica com muita competéncia a essa area; passamos ao Ministério da
Salde; e, agora - vamos dizer -, € a Defensoria PUblica, que pensa nesses aspectos todos do ponto de vista dos direitos,
da cidadania, do apoio as familias e aos pacientes.

E quero externar, inclusive, o meu respeito absoluto ainstituicdo Defensoria PUblica. Parabéns para todos os defensores
publicos do Brasil. Precisariamos ter muito mais defensores e defensoras, porque € o0 acesso da populagdo, do povo
organizado, a Justica.

Ent&o, sgja muito bem-vindo, Dr. Ramiro.

O SR. RAMIRO NOBREGA SANT’ ANA (Paraexpor. Por videoconferéncia.) - Bom dia ao senhor

Est&o ouvindo bem?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.) -
Estamos ouvindo. Um pouquinho baixinho - é que a gente ja tem um problema de audi¢&o junto, entéo...

O SR. RAMIRO NOBREGA SANT’ANA (Por videoconferéncia.) - Vou tentar falar mais alto aqui.
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O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Agora esta bom.

O SR. RAMIRO NOBREGA SANT’ANA (Por videoconferéncia.) - E que eu tinha... N30 sei por que n&o esta querendo
funcionar. Estou usando o audio do computador.

Felizmente a obra que estava acontecendo aqui ao lado de casa parou agora, para a gente poder conversar.

Senador, eu agradego muito o convite asuapessoa, e agradego muito pelo que aqui jaaprendi, principal mente com o Jorge,
ouvindo o depoimento dele e o de cada um de vocés na sua luta: a associativa, a luta na clinica e a luta na organizacdo

do SUS, porque a Dra. Luciana, agui, muito bem expds os desafios que a Conitec tem na avaliago e incorporagéo dos
medicamentos.

Eu vou tentar trazer um outro viés, um outro aspecto, que € multifacetado, que é o do sistemadejustica. E ai foi mencionado
algumas vezes, e, normamente, com uma sensagdo - tanto pela Presidente da associacdo quanto pelo Jorge -: "Olha, é
guase um mal necessario. Gostaria muito deir até o meu médico, minhamédica, ter aprescricdo eir até umafarméaciado
SUS e buscar o medicamento”, mas isso hao tem acontecido para as pessoas com amiloidose e ndo tem acontecido para
vérias pessoas, principa mente para as pessoas com doengas raras, e al 0 acesso ao sistema de justica é a alternativa.

E uma alternativa que é custosa, e eu percebo isso. Eu sou defensor publico desde o cho de fabrica. Atendo desde 2011
pessoas, todos os dias, para esse tipo de atendimento - atendi milhares e milhares de pessoas. Sou estudioso da area,
fiz mestrado e doutorado sobre esse assunto da judicializacdo da salde e fago um acompanhamento institucional em
foruns muito privilegiados, como no Senado, como no Conselho Nacional de Justica - sou membro do Férum Nacional
do Conselho Nacional de Justica.

Ent8o, eu tenho observado - desde a motivagdo das pessoas até a movimentacdo das instituigdes - como o sistema de
justicatem seintegrado com aadministragdo do SUS, com os movimentos sociai s e com a propria organizacdo do sistema
de salde, paratentar, ali, ser um auxiliar na oferta dos tratamentos.

O sistemadejusticaevoluiu muito nesses Ultimos tempos, e ndstivemos um grande marco, que éo Tema1.234 eo Tema®.
As associagdes inclusive me indicaram ao senhor, € 0 senhor, gentilmente, me convidou para que eu trouxesse essa visao.

Desde o inicio, é claro que o ideal € que as politicas publicas sejam ofertadas administrativamente e as pessoas tenham
um acesso mais rapido, porque, de fato, 0 acesso via Judiciario € demorado, lento e tem um desgaste para as pessoas. NOs
enfrentamos problemas de acesso a Justica, mas felizmente adefensoriatem lidado muito bem com esse tipo de problema.

Mas todos esses aspectos que nés indicamos agui como sendo problemas da judicializacdo se exacerbaram a partir de
2024, com a adesdo do Supremo Tribunal Federal, que aqui, pararesumir, quero registrar que € uma deciséo desfavoravel
aos pacientes - muito desfavoravel - e tomada de uma forma que merece criticas.

E, com isso, eu pego licenga ao senhor para compartilhar uma apresentagéo, porque talvez ela possa ser Util.
Os senhores conseguem ver?

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Sim, est4 perfeito.

O SR. RAMIRO NOBREGA SANT’ANA (Por videoconferéncia.) - Muito bem.

Tem um detal he paraagente entender o que aconteceu, Senador, no Supremo Tribunal Federal, no final do ano passado: éa
gente compreender que ajudicializacdo da salide ndo é umacoisanova; elaestaai desde 2003... Eu atuo comjudicializacdo
desde 2003, 2004. Quando eu ainda era estudante de Direito eu j& pesquisava a area, entdo, eu tenho uns 20 anos de
pesquisa na &rea - um pouquinho mais - e uma atuagdo de 14 anos como defensor publico.

A jurisprudéncia, que é adecisio e 0 posicionamento dos tribunais, evoluiu muito nesses 20 anos, mas elatem como marco
principal, em 2009, uma audiéncia publica no Supremo Tribunal Federal. Essa audiéncia publica foi muito importante,
porque foi a primeiravez que todos os atores se sentaram em uma audiéncia, com todo mundo observando, e trouxeram
seus pontos de vista. E uma das conclusdes daquele momento, no que tange as pessoas com doengas raras, € que ndo
existia uma politica para doengas raras. Tanto é que a Politica Nacional de Doencgas Raras surge em 2014, cinco anos
depois dessa audiéncia, embora a necessidade ja estivesse ai ha muito tempo.

E ndo existiaa Conitec. Essainstituicdo, daqual hoje aDra. Luciana muito bem expde a estrutura, ndo existia. Entdo, um
dos problemas que foi apontado naguele momento foi afalta de umainstituicdo paraisso, e, a partir daguelas iniciativas
ali tomadas no Supremo, acel erou-se a criagdo da Conitec, quefoi criadaem 2011, dois anos depois. Entdo, o interessante
€ que ajudicializacdo da salde € uma mola propulsora da organizacdo da incorporacéo de tecnologia no sistema. A Lei
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12.401, que criaa Conitec e organiza aincorporacao de tecnologiano sistema de salide, é fruto dajudicializagdo também.
E ndo s nesse momento aconteceu, outros aconteceram depois.

Em 2018, a gente tem uma primeira grande decis@o de um tribunal brasileiro que é obrigatéria a ser seguida pelos juizes,
chamada de repercussdo geral. Essa decisdo é a decisdo chamada de Tema 106, do STJ, em 2018. Depois, nds temos
0 Tema 500, do STF, que tem a ver com medicamentos néo registrados na Anvisa, 0 Tema 793, que tem a ver com a
reparticéo do custeio desses medicamentos que sdo comprados e, mais recentemente, em 2024, essa decisdo do Supremo.

Eu quero mostrar para os senhores que tudo o que hoje 0 Supremo discutiu ja tem um histérico de 15 anos de decisdes
gue iam num sentido e, dessa vez, 0 Supremo mudou sensivelmente a sua posi ¢2o.

A ideia de que o produto tem que ter registro na Anvisa, aideia de que eu tenho que ter os protocolos do SUS como a
principal alternativa, de que eu tenho que justificar por que eu estou pedindo um tratamento que ndo esta no protocol o
- por exemplo, uma falha terapéutica, que séo vedados os tratamentos experimentais -, tudo isso ja estava sedimentado
no entendimento dos tribunais desde 2009.

Foi isso que o Supremo decidiu em 2009, e 0 STJ decidiu, quase dez anos depois, algo muito semelhante, dizendo: "Olha,
paciente, vocé quer um medicamento que o SUS néo incorporou? Vocé tem que me dar boas razfes paraisso. Tem que
provar que esse medicamento € necessario para 0 seu tratamento, que vocé usou as alternativas do SUS, que €elas ndo
funcionaram e que o medicamento que vocé esta pedindo tem uma evidéncia cientifica de que funciona'. Era isso que
era solicitado, e me parece muito razoavel.

E assim evoluiu ajurisprudéncia, inclusive em relacdo a medicamentos sem registro na Anvisa. Eu ndo vou me ater aqui
muito ao detalhe, porque a gente tem um tempo que tem que ser bem utilizado. Mas, em 2020, 0 Supremo entra numa
discussdo sobre quem paga a conta, sobre como fica a reparticéo das competéncias, areparticdo do custeio. E 0 Supremo
tomou uma decisdo que ndo foi muito bem compreendida, uma decisdo que ndo foi muito clara, e cadatribunal brasileiro
seguiu por um caminho.

Nesse meio tempo, em 2024, em nova decisdo dos Temas 6 e 1.234, ajudicializacdo da salide continuou aumentando de
forma muito consistente, com 685 mil agdes gjuizadas no ano de 2023 e 663 mil ho ano de 2024, um aumento ai de 20%,
30% de agdes para cada ano. E restou uma questdo, aém do aumento das judicializagdes em si, em relagdo acomo agente
faz com os municipios e, principa mente, com os pequenos estados brasileiros.

Tem municipio e tem estado que estéo respondendo por actes judiciais de medicamentos de milhdes de reais e isso esta
inviabilizando alguns municipios e, eventualmente, alguns estados. Essa é uma reportagem da Folha, de 2024, alguns
meses antes do julgamento do Supremo, por isso que eu a estou usando como exemplo. E ai 0 Supremo se sentou para se
debrucar sobre essa questdo aqui: "Quem é o ente responsavel pelo pagamento?'.

Essa resposta deveria ser dada no ambito do Tema 1.234 - quem €é o responsavel pelo pagamento? Mas tinha um outro
temaem julgamento no Supremo, que erao Tema 6, que perguntava: " Quais S0 0s critérios constitucionai s para que uma
pessoa tenha acesso a um medicamento que ndo esta incorporado?’.

O Supremo, entdo, tinha essa discussdo aqui para fazer: "Quando uma agdo val para a Justica Federal, em que é aUnido
gue vai pagar, e quando ela pode ficar na Justica estadual, em que quem vai pagar € o Estado?'. Ele decide fazer uma
coisa diferente; ele decide fazer uma Comissdo. Esta Comisséo se reline e comega a definir vérios assuntos. S6 que ela
era uma Comissao para definir competéncia, quem era competente. E ela entra em cinco questdes. sobre competéncia,
sobre defini¢do do que sdo medicamentos ndo incorporados - que era importante -, segundo a plataforma nacional... E
entra em duas que ndo tinham muito a ver com isso. Uma delas tinha a ver com custeio, mas ndo so sobre quem pagava
a conta; comegou-se a definir regras para como fazer sequestro de verba publica. 1sso € muito importante, porgque tem
tudo a ver com a dificuldade que o Jorge disse aqui para gente. E essa aqui: diretrizes estritas ao controle jurisdicional.
Ele entrou numa seara para dizer quais S80 0s requisitos que um juiz deve avaliar para que uma pessoa possa ter acesso
aum medicamento que o SUS n&o incorporou.

Esses dois medicamentos que a gente esta discutindo aqui, por exemplo, ainotersena e o vutrisirana - dificil falar esses
nomes. Se alguém néo concordar com o que a Conitec fez e pedir, etiver boasjustificativas... Quais sd0 os requisitos para
iss0? SO que isso ndo era objeto desse julgamento. E porque ndo era, porgque o objeto do julgamento era s6 a reparticao
de competéncia, 0 Supremo Tribunal Federa fez o qué? Ele montou uma Comisséo paritéria entre membros da Uni&o
e dos estados e municipios.

Vea bem: metade membros da Uni&o, metade estados e municipios. Por que ndo um ter¢o de cada um? Porque o que
estava em embate era a visao do Ministério da Salde versus a visdo das secretarias estaduais e municipais. Para que
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houvesse um equilibrio, foi metade de um lado, metade do outro. A Unido ficou com o dobro de membros dos outros
entes, porque 0s outros entes estavam em bloco, juntos.

Entdo, a solucdo foi uma Comissdo paritaria equilibrada. 1sso se mostrou na votagéo final, em que eu estava presente -
eu fui o representante das defensorias publicas brasileiras |4, para observar, ndo paravotar, s para observar - e avotacao
final foi de dez adez.

Aqui eu trouxe um eslaide para mostrar as defini¢des, mas eu vou avangar um pouco mais e dizer o seguinte.

Em relacdo ao que deveriater sido definido, sobre quem é competente, o Supremo homol ogou uma deciséo e considerou
gue o medicamento néo incorporado € ndo so aquel e medi camento que ndo esta nalista, mas também o medicamento que
esta nalista para uma doenca e vocé o estd pedindo para outra, ou vocé o esta pedindo fora do protocolo clinico que uma
das subcomissdes da Conitec escolhe. Isso é o medicamento n&o incorporado. N3o é sb 0 que ndo esta na lista. E o que
esta na lista, mas eu ndo consigo acessar, porque ndo atende ao protocolo. E uma visio ampla do que é um medicamento
nao incorporado.

Ent8o, ele ndo fez essa diferenca, 0 que é muito importante. Eu ndo vou descer ao que é essa importancia hdo, mas eu
vou trazer qual foi adecisdo principal do Supremo em relac8o a competéncia. Ele tomou umadecisio clara: se o custo do
medicamento é acima de 210 sal&rios minimos, o que hoje déo R$318 mil, essa agdo tem que ir paraa Justica Federal. E
0 Supremo deu critérios claros de como se calcular isso. Se o custo for abaixo de R$318 mil, o tratamento anual, isso vai
para a Justica estadual. E tem [4 um mecanismo em que a Unido auxilia os estados e municipios que forem condenados,
principalmente os estados, a pagarem esse valor. Tem um apoio, um custeio da Uni&o.

Alcangou-se uma decisdo muito boa, muito clara para o sistema de justica e justa entre os membros ali que representavam
os trés entes da Federagdo, a Uni&o, os estados e 0s municipios, ostrés niveis da Federacdo, porque tinha uma composi ¢ao
paritaria que fez um bom acordo sobre isso. E a gente tem visto funcionar muito bem essa questdo da competéncia.
Inclusive, parater muito cuidado, o Supremo Tribunal Federal falou o seguinte: "Olha, do que ficou paratras, mantém-se
onde est4 0 processo, para ndo ter uma danga de processo, uma migracdo. Vai valer dagui parafrente”. Otimo.

SO que o que aconteceu? O Supremo Tribunal Federal foi aém. Ele definiu também os critérios para acesso a
medicamentos. E, ao fazer isso, tomou essa definicdo, aplicando-a aos tratamentos, na verdade, aos tratamentos
judicializados, as agfes jd em curso. E o que aconteceu? Trouxe requisitos muito mais rigorosos e isso, inclusive, causou
arevisdo de vérios processos e ainterrupgdo de tratamentos em curso.

Eu vou explicar o que é esse aumento do rigor, de que eu estou falando.

A Defensoria - eu botei aqui embaixo - tentou mudar isso aqui e ndo conseguiu. E ai eu estou dizendo aqui: "O Tema
1.234 além dos seus limites', com o Supremo Tribunal julgando algo que ndo estava no processo. E ai isso criou um
grande problema, porque, quando o assunto era divisdo de custeio, a gente tinha uma composi¢éo paritéria, mas, quando
eles comecaram a discutir quais eram 0s critérios para 0s pacientes acessarem 0s medicamentos, a COmposicao era
absolutamente parcial, ilegitima e ndo paritaria. Por qué? Dos 24 membros, apenas uma pessoa era do controle social,
uma pessoa era paciente - de nome Priscila -, e os outros 23 eram, de alguma forma, representantes da gestdo federal,
estadual ou municipal, procuradores de Estado. Ent&o, nés tinhamos ali uma discusséo de quais eram 0s requisitos para
gue uma pessoa, um paciente tivesse direito de acesso a um medicamento, vamos dizer assim, contra a avaliacdo que foi
feitapelo SUS, e 6 tinha representante do SUS! E como se a gente fosse discutir aqui superendividamento bancério e o
Senado montasse uma comissdo com 23 banqueiros e um representante dos consumidores, dos correntistas. Foi isso que
o Supremo fez. Ai, o procedimento se tornou bem injusto, e o resultado acabou sendo injusto, e em que sentido? Injusto
no sentido de que aumentou muito o rigor para acesso a esses medicamentos que ndo estdo incorporados pela Conitec
e, portanto, ndo incorporados ao SUS.

Mas, além disso, o Supremo Tribunal Federal definiu que, quando for feito um sequestro de verbapublicaparaacomprade
um medicamento - e acontece muito! O Jorge deixou isso muito claro, a Presidente da associago deixou muito claro que
muitas vezes vem aordem judicial e ndo é cumprida. O Jorge falou: "Demorei oito meses parareceber”. Por qué? Porque
muitas vezes vem a ordem judicial contra o estado, contra a Unido, contra o Estado da Bahia, contra o Estado do Rio,
contra a Uniéo; enfim, se isso ndo era cumprido, a gente tinha o caminho do sequestro de verba publica. Mas 0 Supremo
Tribunal Federal destacou alguns requisitos e fixou um preco maximo, que € o pre¢o méximo de venda ao Governo.

O preco maximo de venda ao Governo é um preco de atacado; o0 Governo compra em atacado. Dai, comecou-se a exigir
gue 0s paci entes consegui ssem orcamentos de um preco de atacado numa situacdo de varejo. Com isso, variostratamentos
gue jatinhadificuldade para se iniciar comegaram a ser interrompidos ou ademorar mais ainda paraseiniciar, porque as
pessoas comegaram ater muitadificul dade de conseguir orcamentos a preco de atacado numacompradevarejo. Inclusive,
0 Supremo Tribunal falou que o Judiciario, que cada juiz deveria, vamos dizer assim, "dar seu jeito", tomar as atitudes
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paraque empresas, inddstrias fornecessem isso, fornecessem o orgamento a um preco adequado, mas néo € o
gue nos estamos vendo nos processos. NOs estamos vendo... Eu tenho aqui vérios processos que eu estou acompanhando
- recebo 30, 40 por dia- de pessoas que ndo estdo conseguindo esse or¢amento. Sofrimento e interrupcdo dos tratamentos
tem sido a consequéncia.

Vou trazer para o senhor quais foram os quatro pontos que as defensorias levaram ao Supremo Tribunal Federal para que
ele revisse a sua decisdo, e ele ndo reviu. O primeiro foi em relacdo a esse uso do preco méaximo de venda ao Governo,
gue € um preco de atacado. A gente pediu que fosse usado o preco maximo ao consumidor, que € um prego de vargo.
Isso ndo foi acatado. O outro € considerar que a pessoa, para conseguir ter acesso ao medicamento que a Conitec rejeitou
- que é o caso desses dois medicamentos que a gente esta discutindo aqui -, teria que provar uma ilegalidade do ato de
incorporacdo da Conitec; além disso, a pessoa teria que provar uma ata qualidade na evidéncia cientifica, o que € muito
dificil paraosraros. E o quarto ponto que as defensorias trouxeram foi a aplicagdo imediata desse entendimento.

Entdo, as pessoas entraram com agdes, muitas vezes oito, seis, quatro anos atrés, sob um paradigma do que era necessario
provar, e agora veio uma mudanca das regras do jogo enquanto o jogo acontecia.

Bom, vou trazer rapidamente para 0s senhores quais S80 esses requisitos, para entender como isso tem prejudicado...

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.) -
Se pudesse, Dr. Ramiro, ir para a conclusdo, em fungéo do tempo...

O SR. RAMIRO NOBREGA SANT’ANA (Por videoconferéncia.) - Perfeito.

A conclusdo, Exceléncia, € que o procedimento que foi tomado no Supremo Tribunal Federal acabou sendo injusto e ndo
democratico. Por qué? Porque ele ndo trouxe os pacientes para a discussdo, €, com isso, duas coisas muito complicadas
aconteceram para os pacientes de doencas raras.

A primeiradelas é que, agora, as pessoas com doengas raras, caso 0 medicamento ndo tenhasido incorporado pela Conitec,
tém que provar umailegalidade do ato da Conitec. A pergunta é: como se provaailegalidade de um ato de umainstituicao
instituida que pode ndo incorporar por razbes técnicas e por razdes politicas? Ela pode ndo incorporar porque entende que
o medicamento é muito caro. Como é que eu provo que isso € ilegal? E o que é provar uma ilegalidade? E ilegal para
a situacdo da pessoa? A gente ficou num ambito de incerteza, inseguranca juridica, e varios pacientes agora estao tendo
0 seu tratamento indeferido, Unica e exclusivamente na avaliagdo da Conitec de custo-efetividade - isso, de uma decisdo
tomada sem participacdo dos pacientes, numa comissao formada praticamente apenas por gestores.

A segunda quest&o é que foi exigido que se prove a eficécia do medicamento com medi cina baseada em evidéncias de alta
qualidade, e isso apenas com estudos randomizados e estudos de revisdo sistematica de duplo-cego. S&o tipos de estudo
- Senador Flavio, eu ndo tenho tempo aqui de tecer em detalhes - que exigem determinados protocol os de pesquisa que
pessoas com doengas raras ndo conseguem cumprir. N&o ha um ndmero de paci entes existente no contexto brasileiro para
fazer essas pesguisas, em muitos desses casos, entdo, por vezes, € impossivel para pessoas com doengas raras e também
para tratamentos pediatricos fazer o tipo de pesquisa que d& o alto nivel de evidéncia cientifica que o Supremo agora
exige para que se solicite.

Esses entendimentos, esses doi s requisitos rigorosos foram aplicados a todos 0s processos em curso, € isso ndo é exigido,
por exemplo, de planos de salide, o que traz uma assimetria do tratamento entre pacientes do SUS e pacientes de planos
de salde. Os requisitos para superar o rol da ANS sdo muito menos exigentes! |sso trouxe uma desigual dade injusta no
acesso a tratamentos, e isso compromete a propriaideia de trazer ao SUS igualdade no acesso a salide, que era a prépria
intenc&o dessa decisfo do Supremo Tribunal Federal.

Entdo, nds tivemos uma situagdo em que o Supremo forma uma comissao, define a sua composi¢ao, exclui 0S USUarios,
homologa um acordo, cria uma simula, e isso passa a ser aplicado a todos os juizes e juizas, que tém que seguir isso, e a
toda a administragéo publica. 1sso, Exceléncia, tem o efeito deumalei. Isso...

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.) -
Agora... E sO porque eu estou preocupado com o tempo, Dr. Ramiro.

O SR. RAMIRO NOBREGA SANT’ANA (Por videoconferéncia.) - Ah, sim. Eu encerrei, Senador.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- E porque a gente deu para todo mundo 15 minutos.

O SR. RAMIRO NOBREGA SANT’ANA (Por videoconferéncia.) - Perfeito.

Senador, entdo eu encerro dizendo que essas decisdes tiveram o efeito de uma lel, uma lei que traz um problema, e

ai eu encerro para colocar que, hoje, para qualquer populacdo de doencas raras, ter a sua exigéncia de acesso a algum
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medicamento avaliado pela Conitec € um momento de apreensdo e receio. Por qué? Porque se a Conitec avadiar e
incorporar, 6timo, isso foi incorporado; seaConitec incorporar erejeitar, isso vai trazer um obstacul o quase intransponivel
para que eles tenham acesso a esses medicamentos pela Justica. Tudo isso foi feito numa decisdo que, infelizmente, ndo
contou com a participacao dos usuarios.

Obrigado, Senador.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.) -
Eu agradeco ao Sr. Dr. Ramiro, que € Defensor PUblico do Distrito Federal . Eu atélamento ndo ol har com maistempo nesta
audiéncia publica, mas todo o material ficard disponivel na pagina da Comisséo de Ciéncia e Tecnologia para consulta
de todas as pessoas que nos acompanham pelo Brasil.

Eu ja queria até convidé-lo para nés detalharmos com mais profundidade os argumentos trazidos, com a participacéo
da Consultoria do Senado, para ver o que pode ser feito dentro do Congresso Nacional a partir da sua apresentacéo e ja
fazermos uma reuni&o de trabalho nesse sentido. Entdo, se o senhor concordar, se V. Exa. concordar, a gente faz isso
na sequéncia, também, porque é um material muito bom, e lamento, inclusive, que a gente ndo possa ter o tempo nesta
audiéncia

Muito bem. O nosso tempo ja estd, assim, chegando ao seu limite.

Eu vou passar de novo a palavra aos expositores para, em dois minutos, fazerem alguma consideracdo que achem
importante.

Eu gostaria s6 que houvesse um comentério também, da parte da Dra. Mércia - porque al guns medicamentos ndo foram
incorporados: a vutrisirana, a inotersena e o tafamidis -: qual é a consequéncia disso para os pacientes? O processo de
negociacdo tem que sempre continuar. Eu cito, por exemplo, a atrofia muscular espinhal, para a qual, no processo de
negociacdo, passando o tempo, chegou a um quinto do valor original; era bem ato e passou a um quinto. E qual € a
preval éncia dos casos na populagdo em geral ? Isso € importante.

Também para a Doutora... ParaaDoutora...

Poxa vida, eu estou aqui com um problema.

... Para a Dra. Luciana, que é do Ministério da Salde, representando a Conitec... Inclusive, nesta audiéncia, s na
composi¢cao ndo constou |4 o que foi colocado naLel 15.120, de 7 de abril de 2025, que haverd um "assento destinado
ao representante [...] da sociedade civil de carater nacional [...] [€] de ocupacdo rotativa [...] preenchido pela entidade
cuja representatividade seja afeta a condicdo de salide analisada’. Entdo, havera mais um lugar para a sociedade civil na
composicao, de acordo com essalei, de abril de 2025. Isso € muito importante, porque davoz a area, dentro das reunides
da Conitec.

Mas passo a palavra... Porque também o Jorge mencionou uma coisa que eu considerei muito importante, que € essafalta
de certeza de que o0 medicamento estara disponivel, os autorizados. Como é que isso esta acontecendo também?

Passo entdo apalavra, de maneiramaisrapida, parao Jorge L uiz Neves, agradecendo a participacao, aposentado e paciente
com também a situagéo de amiloidose hereditaria.

Com apalavra, Jorge. (Pausa.)

Esté presente ai?

O SR. JORGE LUIZ NEVES (Paraexpor. Por videoconferéncia.) - Estou sim.

Bom dia.

E porque...

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Ah, sim. Desculpe-me.

Pois n&o.

O SR. JORGE LUIZ NEVES (Por videoconferéncia.) - Essa falta de medicamento, como eu comentei, j& ocorreu
comigo. Eu tomo um medicamento, a patisirana, ja ha trés anos; quatro anos, parafaar averdade. E, todo inicio de ano,
existe afaltado medicamento. Ent&o, o que é que acontece? A gente tem que estar com o advogado bem atento paraalertar
ajuiza, no caso a que atende 0 meu caso, para que elaforce o Ministério da Salde, ai faz aquele bloqueio de verba, no

valor do medicamento. A gente tem que estar buscando proposta do laboratdrio e isso tudo leva uns trés meses, mais ou
menos; foram os periodos em que eu fiquei sem medicamento, em 2023, 2024, e agora em 2025 também.
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Ent&o, essa falha de fornecimento do medicamento € uma falha, vamos dizer assim, do sistema de compra do Ministério
da Salide, acredito eu, que ndo da andamento numa sequéncia ideal para se ter 0 medicamento em estoque, ja que tem
alguns pacientes ja com esse tratamento, entendeu? Entdo, essa falha acontece.

Ai, o advogado, como é que eu vou dizer, tem que tomar ciéncia, a gente da ciéncia ao advogado e ele comega a buscar
de novo o fornecimento, a complementag&o do fornecimento.

Eu passei 0 inicio deste ano sem medicamento - janeiro, fevereiro e margo - e agora eu tenho medicamento até novembro,

mas quando chega agora em setembro eu ja comego a alertar a juiza para o fornecimento, para a segunda dose do inicio
de novembro.

Agora teve uma outra surpresa para a gente, que é uma segunda decisdo do STF, que foi divulgada na sexta-feira, se eu
ndo me engano. Dia 28, ele tomou a decisio de que inclusive os processos ja em andamento, ou sgja, 0 meu tratamento
jaficasujeito a ndo receber o medicamento por fornecimento do Ministério. 1sso foi 0 que o STF divulgou dia 28 agora,
uma decisdo final 14 em relagéo a esse processo gue estava em andamento la em 2024.

Ent8o, éisso que eu tinhaparafaar.

E quero agradecer, mais umavez, essa colaboracdo sua e de todo 0 Senado a hosso favor.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Agradeco, nés que agradecemos a vocé, Jorge Luiz Neves, parabéns pela fala, pela apresentacdo. O que vocé aponta é
mais umarazao para nés nos sentarmos, Dr. Ramiro, com calma para analisarmos junto a consultoriado Senado também,
no gque o Congresso Nacional pode atuar em fungéo do que o Jorge acabou de mencionar.

Parabéns, Jorge, conte com o Senado Federal nessa caminhada, nessa |uta.

O SR.JORGE LUIZ NEVES (Por videoconferéncia.) - E contem comigo também, podem contar comigo parao quefor
necess&rio. Para qualquer esclarecimento, estou a disposicdo. A gente estd sempre disposto...

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Obrigado, abracgo ai.

O SR. JORGE LUIZ NEVES (Por videoconferéncia.) - Um abraco.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Passa a palavra a Barbara Coelho, que é Presidente da Associacdo Brasileira de Amiloidose Hereditaria Associada a
Trangtirretina.

Com a palavra entéo, Barbara.

A SRA. BARBARA COELHO (Para expor. Por videoconferéncia.) - Bom, mais uma vez, eu preciso agradecer esta
oportunidade. N6s passamos anos em busca de um 6rgédo que pudesse nos ouvir, entender a Nnossa causa, as Nossas
demandas. Durante esse trgjeto, a gente perde familiares...

E eu preciso agradecer também muito ao Sr. Ramiro, porque a minha mée tem quatro anos que usa um medicamento
judicializado através da Defensoria Publica do meu municipio, onde eu sou muito bem assistida. E eu vejo que a
Defensoria, eu ndo posso falar por todos, mas, aqui no meu municipio, estd aqui para nos defender mesmo, paraabracar a
nossa causa. E, onde é possivel conseguir esse medicamento, eles estdo sempre do nosso lado. Ent&o, eu quero agradecer
muito e enobrecer o trabalho desses defensores.

Vamos sair aqui desta reunido, conforme eu falei anteriormente, eu espero que cada um com uma consciéncia, com uma
responsabilidade de trazer alguma resposta para esses pacientes, visto que existem os medicamentos, entdo eu acho que
jando é muito mais... E dificil justificar que a gente esta perdendo vidas, que essas pessoas estdo deixando de trabal har
por falta de medicamento.

Eu acho que juntos somos maisforteseeu, principalmente, saio daqui de verdade com esse senso de responsabilidade. Vou
aguardar uma resposta, para finalmente poder trazer uma resposta para todas as pessoas, as familias que sdo impactadas
por essa doenca.

Eu agradeco imensamente a oportunidade.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Parabéns, Barbara, continue firme.

A sua... (Falha no audio.)
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... aimportancia de uma associacdo. Juntos somos mais fortes! Um anima o outro, ndo deixa o outro desanimar. Tem
problema? Vamos juntos, vamos em frente. Importante, contem com a gente.

Passo, em seguida, a palavra a Dra. Mércia Cruz, que é neurologista, responsavel pelo Centro de Referéncia em
Amiloidoses da Universidade Federa do Rio de Janeiro.

Quero, novamente, externar os parabéns, um trabalho de muita profundidade, competéncia; e saber que existe, assim, um
centro de referéncia tdo importante, t&o bom no Brasil.

Com apaavra, Dra. Marcia.

A SRA. MARCIA WADDINGTON CRUZ (Para expor. Por videoconferéncia.) - Obrigada pelo eogio, pelo
reconhecimento, pelo convite.

Do ponto de vista médico, ndo existe mais divida. O Dr. Ramiro muito bem citou que, muitas vezes, esses estudos sdo
criticados, porgque lidam com popul agdes pegquenas e, muitas vezes, ndo conseguem ter o rigor cientifico de outros; mas, do
ponto de vista da amiloidose, esses estudos foram evoluindo ao longo do tempo e ndo ha divida quanto a eficécia, quanto
ao perfil de seguranca, inclusive porque as drogas foram evoluindo. Nés fomos falando de transplante, estabilizadores,
silenciadores de primeira geracéo, segunda.

Haum esforgo muito grande, também, de toda a comunidade cientificanacional, no sentido de diagnosticar precocemente,
manter equipes multidisciplinares para atender esses pacientes, realizar 0s ensaios clinicos, porque, enquanto essas drogas
estdo em ensaios clinicos, protocolos, aprovados pela Anvisa, pela Conep, etc., os pacientes recebem essa medicagdo,
todas elas, sem custo algum e vao receber pelo resto davida, masisso ndo alcanca atotalidade dos pacientes. Entdo, esses
ficam, quando ndo respondem ao tafamidis, ficam sem ter 0 que usar.

E, como bem jadisseram vérios aqui, ajudicializagdo € um processo oneroso, € um processo lento. Para cada dose é uma
nova declaracdo que tenhasido feita, sdo declaragdes com sete ou oito paginas, e eu conto nos dedos de uma méo agqueles
pacientes que tém condicdes de ir adiante com relagdo aisso.

Ent3o, eu reconheco o trabalho da Conitec, como jafoi muito bem explanado pela Dra. Luciana aqui, no sentido de tentar
colocar isso tudo dentro do or¢camento, mas, de alguma forma, nds temos que chegar a uma conta que seja boa para todo
mundo. Reconheco também a necessidade de que esses pregos sejam reduzidos e que caibam dentro do SUS - e eu acho
gue tem que ser um esforgo de todos nos.

Muito obrigada.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- SO poderiadizer aprevalénciado... Ndo sei se...

A SRA.MARCIA WADDINGTON CRUZ (Por videoconferéncia.) - Nos ndo temos ainda um registro Gnico que possa
dar um nimero exato. Existe uma publicacéo, da qual eu participel hd um tempo atras, que usou casos ja muito bem... a
preval éncia muito bem determinada em paises da Europa, como, por exemplo, Espanha, como Portugal, como Inglaterra,
extrapolados para nossa populagdo - isso apenas para mutacdo V30 -, e 0 nimero estimado é em torno de 5 mil.

Narealidade, € maior, porque depois nés temos as outras mutagdes ai, principalmente, a 122.
O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Muito bem.

Agradeco, Dra. Marcia, e, inclusive, reitero o convite para a orientacdo desse centro de referéncia em relagéo ao trabalho
da prépria Comissdo (Falha no audio.) ... tecnologia, pesquisa, tantas coisas novas que vém acontecendo nessa area no
mundo, e sempre a disposi¢do para que a amiloidose hereditaria, também objeto dessa audiéncia, possa também receber
essa atencéo.

A SRA. MARCIA WADDINGTON CRUZ (Por videoconferéncia.) - Obrigada. Fico ao dispor...

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Obrigado. Ficamos a disposi¢éo também.
Passo em seguida a palavraaL uciana Costa Xavier, que é Coordenadora-Geral de Avaliag&o de Tecnologias em Salide do

Ministério da Salide e representa aqui também a Comissao Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no Sistema Unico
de Saude.

Com apalavra, Luciana.
A SRA. LUCIANA COSTA XAVIER (Paraexpor. Por videoconferéncia.) - Obrigada, Senador.
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A gente quer agradecer o convite, a oportunidade de apresentar 0 nosso trabalho, de discutir. Percebi que aqui ndo temos
divergéncias, estamos todos imbuidos da mesma missdo. Entdo, ndo tem divergéncia em relacdo a evidéncia, jafoi isso
bem colocado. Entdo, a questdo que eu acho que fica para trabal harmos em conjunto é essa quest&o de reducéo de prego -
aDra. Mérciatambém enfatizou essa quest&o. Entdo, se pudermos fazer conjuntamente uma articulagdo com aindustria,
enfim, se o Legidativo puder gjudar em relagéo a essa situagéo, a gente estd a disposi¢ao para continuar a discussao.

E quero colocar que foi bem apresentada pelo senhor a questdo daLel 15.120. Elafoi sancionadaem 7 de abril e tem 180
dias para entrar em vigor. Ent&o, o Ministério da Salde ja esta trabal hando para essa regulamentagdo, e a gente espera
gue, nas préximas reuni 6es da Conitec, agentejavai ter acomposi¢cdo dos comités aterados parainclusdo de um membro
das organi zagdes da sociedade civil, ta? Ent&o, isso ja esta em andamento, em breve j& estard sendo executado.

No mais, quero agradecer mais umavez o convite, colocar o Ministério da Salide e a Conitec a disposi¢ao para participar
desta e de outras discussdes rel acionadas ao nosso trabal ho.

Muito obrigada.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Agradeco, Luciana, e até aponto para Barbara, que é Presidente da associago brasileira, porque justamente a mudanca
dessalei foi para que as entidades nacionais representativas, de fato, da érea pudessem também participar desse processo
de decisdo, o que é muito importante, né? Parabéns!

Obrigado, Dra. Luciana. Transmita também um abrago ao Ministro Padilha e atodos do Ministério da Salide.
A SRA. LUCIANA COSTA XAVIER (Por videoconferéncia.) - Obrigada.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Passo em seguida a palavra ao Dr. Ramiro Nébrega Sant’ Ana, Defensor Publico do Distrito Federal. Ele foi bastante
€logiado também pela Bérbara, na figura do defensor pablico municipal, mas eu quero estender esse elogio paratoda a
Defensoria PUblica do Brasil, porque €, assim, a esperanca de muitas pessoas em nosso pais.

Com apalavra, Dr. Ramiro.

O SR. RAMIRO NOBREGA SANT’ANA (Para expor. Por videoconferéncia.) - Bérbara, Jorge, nés conhecemos a
Iuta de vocés em cada aspecto, cada dificuldade, processos e tratamentos; Dra. Méarcia, nds conhecemos as dificuldades
gue os médicos tém nesse descompasso entre a prescricao adequada e a capacidade de acesso aos medicamentos. Nos
compreendemos todas as vicissitudes, os problemas enfrentados pela Conitec, Dra. Luciana, que precisa, sSim, ter uma
avaliag8o de custo-beneficio e estd num cenério em que a capacidade de producdo industrial brasileira de medicamentos
esté reduzida. Ent&o, a gente tem que pensar no complexo industrial da salide. 1sso vai ser um caminho para a Conitec
conseguir trabalhar melhor, ter mais recursos.

E todos esses aspectos, Senador, estdo ai reunidos, e 0 melhor lugar parareavalia-los é o Senado Federal, € o Parlamento
brasileiro. Peco ao senhor - e ofereco toda a gjuda da Defensoria Plblica, a expertise que nds tivermos com que nds
pudermos contribuir - para que possamos al cangar um marco legal, um marco normativo que componhaas dificuldades da
gestdo, mas também leve em conta as necessidades dos pacientes e dé ferramentas para que médicos e médicas no Brasil
inteiro, como a Dra. Marcia, possam dar as prescri¢des e conseguir dar acesso aos tratamentos adequados aos pacientes.

Muito obrigado pela oportunidade e coloco sempre a Defensoria a disposicao.

O SR. PRESIDENTE (Flavio Arns. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/lPSB - PR. Por videoconferéncia.)
- Nés é que agradecemos.

Essa sera a prioridade, ndo ha davida, a partir da semana que vem: trabalharmos no Congresso Nacional, avaliando os
dados que a Defensoria Publica, através da sua pessoa, tem jade todo o processo. 1sso vai auxiliar no encaminhamento de
algo que sgja bom, adequado, de acordo com arealidade, mas, principa mente atendendo a pessoa, com umadoencarara.
S&0 8 mil doencas raras no Brasil, mais ou menos - em torno disso -; sd 700 das quais tém algum tipo de encaminhamento,
e aamiloidose hereditéria @ umadelas.

Entdo, étambém de se verificar, ndo no caso daamiloidose, mas como trabal harmos nesse conjunto, paraque agente possa
ter assim os encaminhamentos adequados. E eu sempre penso muito na pesquisa - inclusive, com toda a competéncia que
o Brasil tem -, para ndo ficarmos dependentes unicamente de descobertas externas, que a pesquisa seja valorizada para
se encontrar solugdes, sejam medicamentosas, de interrupgdo de doenga ou até de cura, eventualmente. A gente vé tantas
coisas boas acontecendo nessa &rea, que o Brasil participe intensamente desse esforco.

Mas eu quero agradecer. Entéo, permitam-me chamar vocés, expositores e expositoras. Da minha parte, apreciel muito a
audiéncia publica, ficou bastante clara em termos dos desafios que a area enfrenta.
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Quero agradecer atodos e atodas que nos acompanharam pelo Brasil, mandando perguntas, comentérios. A pégina, o site
da Comiss&o ficadisponivel paramais comentarios, sugestdes - muita gente deve estar acompanhando esses assuntos em
nosso pais. Os meios de comunicagdo do Senado, que transmitem para o Brasil todo essainiciativa, e também sempre a
consultoria do Senado, que inclusive faz parte da Comissdo também, e a prépria Secretaria, que faz um trabalho sempre
exemplar, obrigado novamente. A gente € muito grato a vocés todos.

Penso que, assim, concluidas essas observagdes e tendo cumprido os objetivos da audiéncia pablica, eu declaro encerrada
a presente reuni&o.

Obrigado.

(Iniciada as 10 horas e 02 minutos, a reunido é encerrada as 12 horas e 09 minutos.)
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