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SENADO FEDERAL

SECRETARIA-GERAL DA MESA
SECRETARIA DE REGISTRO E REDACAO PARLAMENTAR

REUNIAO
15/06/2026 - 342 - Comissdo de Assuntos Sociais,
Comisséo de Ciéncia, Tecnologia, Inovacéo e Informética

Comissdes. CAS, CCT

A SRA. PRESIDENTE (Mara Gabrilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia DemocréticalPSD - SP. Fala da Presidéncia.
Por videoconferéncia.) - Boatarde a todos e todas.

Havendo nimero regimental, declaro aberta a 342 Reunido da Comissdo de Assuntos Sociais, em conjunto com a
172 Reunido da Comissdo de Ciéncia, Tecnologia, Inovacdo e Informética da 42 Sessdo Legidativa Ordinaria da 572
Legislatura

A presente reunido atende aos Reguerimentos n°s 40 e 47, de 2026, da CAS, de minha autoria, e n® 16, de 2026, da
CCT, de autoria do Senador Flavio Arns, para a realizacdo de audiéncia publica destinada a discutir o uso compassivo
de terapias em salide.

Eu informo que aaudiénciatem acoberturada TV Senado, da Agéncia Senado, do Jornal do Senado, da Radio Senado, e
contara com os servicos de interatividade com o cidad&@o por meio da Ouvidoria, através do telefone 0800 0612211, e do
e-Cidadania, por meio do portal www.senado.leg.br/ecidadania, que transmitird ao vivo a presente reunido e possibilitara
0 recebimento de perguntas e comentérios aos expositores viainternet.

Eu quero agradecer a presenca de todas e de todos 0s nossos convidados. S&o eles: Meiruze Sousa Freitas, Coordenadora
da Instancia Nacional de Etica em Pesquisa do Ministério da Salide - muito obrigada, Meiruze, pela sua presenca -;
Claudiosvan Martins Alves de Sousa, que € Coordenador de Pesquisa Clinica em Medicamentos e Produtos Biol 6gicos
da AgénciaNaciona de Vigilancia Sanitaria (Anvisa) - muito obrigada, Claudiosvan, pela suapresenca-; Andreia Bessa,
Coordenadora Juridica da Casa Hunter e da Federagdo Brasileira das Associagfes de Doengas Raras (Febrararas) - muito
obrigada, Andreia, pela sua presenca -; Tatiana Coelho de Sampaio, nossa Professora e Coordenadora do Laboratorio de
Biologia da Matriz Extracelular da Universidade Federal do Rio de Janeiro (UFRJ) - muito obrigada, Tatiana, pela sua
presenca -; Dra. Mayana Zatz, Professora do Departamento de Genética e Biologia Evolutiva da Universidade de Sdo
Paulo - que honra! Muito obrigada, Dra. Mayana, pela sua presenca-; Aline Spagnol Fedoce-Silva, Professora-adjunta da
Faculdade de Odontol ogia da Universidade Federal de Juiz de Fora- obrigada, Aline, por estar presente -; Ricardo deLima
Agostinho - muito obrigada pela presenca -; Adriana Ribeiro Barbato, que é Defensora Piblica Federal da Defensoria
Publica da Unido - a Defensoria Piblica sempre nos acompanhando; muito obrigada, Adriana, pela presenca -; Alcindo
Cerci Neto, Conselheiro Federal, pelo Estado do Parana, do Conselho Federal de Medicina - muito obrigada, Alcindo,
pela presenca.

Agora convidamos também o representante da Comissio Nacional de Eticaem Pesquisa (Conep), mas, infelizmente, ndo
enviaram uma pessoa para faar sobre o uso compassivo de tecnologias de salide.

E, mais umavez, obrigada a todas e a todos os nossos convidados por atenderem ao nosso chamado para debatermos um
tema de extrema relevancia social, mas ainda pouco falado, que é o0 uso compassivo de medicamentos e de terapias de
salde. E agradeco igualmente a todos que nos assistem pela TV Senado.
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Antesdeiniciar minhafala, vou fazer minhaautodescri¢éo paratodas as pessoas terem acesso: eu sou uma mulher branca,
deolhosverdes, cabel os castanhos claros um pouquinho abaixo dos ombros; estou com um vestido preto, cinzaevermel ho;
estou em um ambiente que tem quadros, luz, livros, enfim; e estou sorrindo de alegria de ter vocés nesta audiéncia to
importante.

O uso compassivo € regulamentado... (Pausa.) A nossa legislaco entende o0 uso compassivo como uma demanda
individual de cada paciente que sera avaliada a partir da indicagdo do médico responsavel, que atesta que aquela pessoa
tem a indicacdo de uso de um medicamento ou terapia novos e promissores, mas que ainda estdo em fase de estudo e
desenvolvimento. O uso compassivo é regulamentado por resolucfes da Anvisa que ja estdo em vigor e que serdo mais
bem esclarecidas aqui pelos nossos especialistas para organizar 0s critérios que autorizam 0 acesso a essas tecnologias
para pessoas que sofrem com doengas graves bastante debilitantes ou que coloquem a sua vida em risco.

Esses pacientes, infelizmente, ndo dispdem de nenhuma outra aternativa terapéutica disponivel no mercado e ndo ha
medicamento ou tecnol ogia de salide ja registrados no pais que consigam atender as suas necessi dades. Restam apenas 0s
cuidados paliativos. E como bem sabemos quem sofre tem pressa, e buscar 0 uso compassivo de terapias ainda em estudo
se tornauma janela de esperanca que ndo podemos fechar a ninguém. Esse cendrio € muito comum com as doengas raras,
jad que, de acordo com dados do Ministério da Salde, cerca de 95% dessas doengas ainda ndo tém um tratamento que
seja capaz de interferir na sua progressdo ou mesmo levar a cura. E tudo se torna ainda mais dramético porque 75% das
doengas raras afetam criancas e os indices de mortalidade ainda séo muito elevados.

A primeira coisa que nos vem a mente quando falamos que alguém é compassivo € que essa pessoa tenha empatia, que
consiga se conectar com a dor, com 0s sentimentos e as aspiragoes do préximo. Assim, ser compassivo significa ter
compaixao e, mais ainda, significaagir e fazer tudo o que esta ao nosso al cance para gjudar.

As pessoas com doencas raras, com doencas degenerativas, com lesdo medular, como tenho, sdo exemplos de pessoas
com condi¢des i gualmente graves que buscam auxiliar por meio dessa discussdo. A gente busca auxiliar essas pessoas por
meio dessa discussao. Por isso, promovemos esta audiéncia hoje, reunindo pesquisadores, pacientes e 6rgdos reguladores
parajuntos buscarmos os mei os para superar os desafios que precisam ser enfrentados. A gente ndo pode parar de avancar
nem ficar parado olhando uma doencaavancar. Eu costumo dizer mesmo assim que a ciénciavem avangando, nos Ultimos
anos, numa vel ocidade sem precedentes, mas 0s avangos sociais precisam acompanhar na mesma medida. Ent&o, assim,
precisamos dar respostas e ndo colocar obstacul os para 0 acesso célere adireitos de inclusdo social, especialmente avida
de tantos brasileiros.

Queremos hoje, nesta audiéncia, reafirmar nosso compromisso com o direito fundamental & salide. Queremos dar voz a
€ssas pessoas, as suas familias e aos profissionais que estdo lutando contra 0 tempo, para tentar um novo experimento e
ter esperancas de melhorar a sua qualidade de vida.

E, para dar inicio a0 nosso debate, vamos comecar dando voz aos pacientes e associagOes de pacientes, ouvindo
depoi mentos de pessoas que precisam lutar para ter acesso ao uso compassivo de novos recursos de salide.

Eu quero convidar aAline Spagnol Fedoce-Silva, que € Professora da Universidade Federal de Juiz de Fora, mas esta aqui
conosco, principalmente como méae daMaria Flor, que tem sindrome de Krabbe.

Ent&o, com a palavra Aline Spagnol Fedoce.

A SRA. ALINE SPAGNOL FEDOCE-SILVA (Paraexpor. Por videoconferéncia.) - Boatarde atodos.

Liguel o audio agui agora.

Gostariade cumprimentar a SenadoraMara Gabrilli, que preside esta sessdo, por requerer estaaudiéncia; 0 Senador Flavio
Arns e a Senadora Damares Alves, por também serem autores do requerimento; e os demais participantes que compdem
esta mesa. Agradeco por participar.

Vou fazer aqui uma breve apresentacéo sobre a doenca de Krabbe, que é também denominada leucodistrofia de células
globoides, no contexto do uso compassivo de terapias em salde.

Meu nome é Aline, eu sou Cirurgid-Dentista e Professora na Universidade Federal de Juiz de Fora. Eu achel importante
citar aminhaformag&o, porque muito contribuiu no processo de entendimento, acolhimento e direcionamento, de cuidados
e de procura por um tratamento para minha filha. Mais importante do que qualquer outra denominagdo que eu possa ter,
eu sou a mée da Maria Flor, uma menina linda, que infelizmente sofre e sofreu as conseguéncias da doenca de Krabbe.
Junto com o meu esposo, Davi, a gente conta essa historia.

Para quem ndo sabe, a doenca de Krabbe é uma doenga neurodegenerativa rara que € genética recessiva e pode ser
proveniente de uma mutagdo ou dessa recessao genética, e ela acontece quando a gente observa uma alteragéo no gene
GALC. Falando deformasimplificada, adoencaé o resultado dafaltade umaenzima, que éagal actocerebrosidase. A falta
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dessa enzima faz com que ocorra um acumulo de esfingolipidios no cérebro, e esse excesso dessa substancia vai causar
a perda da bainha de mielina, e a perda da bainha de mielina faz com que o funcionamento do neurénio seja alterado,
impedindo a correta passagem da funcdo nervosa.

Com isso, a gente tem algumas consequéncias como: airritabilidade e o choro, que sdo os primeiros sinais observados
nessas criangas, o que € bem desesperador para 0s pais; a perda progressiva das habilidades motoras; rigidez muscular e
espasticidade; alterages visuais e auditivas; dificuldade para alimentar e deglutir; comprometimento respiratério; déficit
cognitivo; e, com o0 avancar da doenca, condigdes como a epilepsia, podendo levar até amorte.

Apesar de os cientistas se desdobrarem para encontrar um tratamento especifico para a doenca de Krabbe, ela ainda ndo
tem cura, mas existe uma saida, um procedimento que interfere no desenvolvimento da doenca, podendo impedir sua
progressao e trazendo mais qualidade de vida para os seus pacientes e familiares, que é o transplante de células-tronco
hematopoiéticas, como a gente pode ver determinado nesse estudo.

Trata-se de umaterapia que néo é experimental, ela ja € comprovada cientificamente, e em outros paises €la € executada
t8o logo identificada a doenca. (Pausa.)

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democratica/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Eu acho que a Aline travou. Vamos dar s um minutinho paraver se elavolta.

Aline...
E ela? (Pausa.)
Eu vou passar, entdo, a palavra para o Ricardo, enquanto a Aline tenta voltar. Estd bom?

Ent&o, com a palavra o Ricardo de Lima Agostinho, que é pai do Raffael Pietro, paciente com sindrome de Olmsted,
ceratodermia palmoplantar.

Por favor, Ricardo, com a palavra.

O SR. RICARDO DE LIMA AGOSTINHO (Para expor. Por videoconferéncia.) - Ol4. Boa tarde, Senadora Mara
Gabrilli. Tudo bom? Boatarde, participantes.

A SRA. PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democratica/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Tudo bem, obrigada.

O SR. RICARDO DE LIMA AGOSTINHO (Por videoconferéncia.) - E muita felicidade estar aqui, juntamente com
vocés, por uma luta de quase dez anos, de dez anos, parafazer conhecida a patologia do meu filho.

Eu sou pai do Raffael Pietro, que tem sindrome de Olmstead. Eu vou abrir aqui e compartilhar atela dele e vou falando
arespeito do meu pegueno.

Ele nasceu com pé torto congénito e, com cinco meses de idade... Nos fizemos, primeiramente, o tratamento com o gesso,
com o ortopedista. Com cinco meses de idade, ele comegou a desenvolver um machucado no calcanhar. E ai, através
desse machucado... A gente pensou que era até problema com a értese. Ele chegou ausar abotinha. E a gente o levou ao
meédico, ao ortopedista, para poder verificar se era problemade lesdo da drtese. Ele falou que néo era esse problema e foi
guando a gente comegou a procurar dermatologistas, em 2015, em 24 de novembro.

Entdo, ele comegou a usar a &rea de dermatologia. |dentificavam como calos; e, no dedo do pé dele, identificavam como
fungo. A gente foi correndo de dermatol ogista em dermatol ogista até nds chegarmos ao Fernandes Figueira. Chegamos
a0 hospital Fernandes Figueira- sou do Rio de Janeiro -, € |4 comegamos as pesqui sas genéticas. Através dessas pesquisas
genéticas... Conseguimos, via plano de salide, fazer os exames genéticos, com bastante dificuldade. Mesmo com um
mandado, com o Reclame Aqui, comtudo o quetinhadireito, o hospital do plano ndo autorizava, mas, enfim, conseguimos.
Fizemos quatro exames genéticos: o primeiro foi o caridtipo; depois o microarray; depois 0 MS-PV2 e, enfim, fizemos
0 TRPV3, que constatou a sindrome de Olmstead. Até tivemos dificul dades para conseguir laboratdrios que aceitassem
fazer o exame, no caso.

E ai conseguimos constatar, via exame genético, descobrir, conhecer essa sindrome. Ela é uma sindrome rara. Na época,
nos ligamos para 0 0800 Linha Rara. Em 2016, 2017, quando a gente concluiu, ao final, eram 73 pessoas no mundo
registradas com a patologia do Raffael. E ai n6s nos deparamos com uma doenga ndo somente rara, mas ultrarrara.
Em 2018, quando a gente teve esse diagndstico do TRPV 3, voltamos ao Fernando Figueira, e o Fernando Figueira nos
informou que a patologia dele era de tratamento assintomético, ndo tinhamais o que fazer.

E depois dessainformagdo que nds tivemos do Fernando Figueira, eu, como pai de uma crianga que ndo dormiade dor...
As lesdes iam aumentando - era queda de cabelo -, crescendo na sola dos pés, na palma das méos. Ela foi afetando o
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nosso dia a dia, 0 nosso sono, 0 sono dele - ele ndo conseguia dormir -, e chegamos a santa casa de misericordia. Af
guando nds chegamos a santa casa daqui do Rio, eles fizeram uma meédica e abragaram a causa. A Dra. Luna
Azulay, dermatologista agui do Rio de Janeiro, comecou a nos gjudar. A genteia para as consultas e ia fazendo com que
elatornasse mais conhecida.

Tivemos que frequentar a Clinicada Dor, porque até entdo ndo tinha medi camento especifico para essa patologia dele. A
gente dava Tramadol paraele. Fomos a ClinicadaDor Cronica, no Hospital Jesus, e ai foi passado - elejatomavadipirona
de quatro em quatro horas; era um intervalo de momentos que a gente tinha da dor dele -, foi acrescentado Tramadol e
depois a gabapentina e, mesmo assim, ndo era o suficiente para as dores dele cessarem.

E ai, em 2019, nés entramos... Em 2019, a Doutora parti cipando de muitas conferéncias pelo mundo, um médico informou
para ela 0 nome de um medicamento, que é esse ai, 0 Tarceva. Ela ndo sabia exatamente, de forma aprofundada, o que
era. E ai fomos descobrir que seriaum estudo publicado na Franga, em 2020. Esperamos ansiosamente, porque até ent&o...
O outro remédio que foi acrescentado foi a acitretina, que era associada a psoriase. Entdo, como o problema dele era de
pele, amenizou um pouco mais a situagao.

Ent&o, chegou esse estudo, quando foi publicado na revista chamada Jama. O estudo foi feito no Hospital Necker, em
Paris, por varios médicos, com cinco adolescentes. E, no estudo, esses adolescentes, entre 13 e 17 anos, chegaram ja
cadeirantes. E ai eles acrescentaram esse medicamento e descobriram - ai ja € mais questéo técnica - que ele era um
inibidor da producdo da cera, porque essa cera é produzida na sola dos pés, na palma das méos, no anus - esta vendo que
0 anus produz essa cera? -, na sola dos pés. Entdo, assim, eraalgo...

Cadadiaque passava, eraumanovidade paraagente de doresintensas e choros, muito choro, porque agente ndo conseguia
0 minimo de sossego, principalmente quando foi entrando na fase dele de escola, no maternal. A gente ndo conseguiu
sustenté-lo na escola, por conta das dores. E a gente teve essas dificuldades, principalmente.

E, quando esse estudo saiu, abriu um leque de esperanca para a gente. E esse leque de esperanca foi que, com essa
medicacdo, no estudo, as criangas ja conseguiram botar os pés no chdo. Entéo, para a gente foi uma expectativa muito
grande.

E nesse ano de 2020 o que nos fizemos? Juntamos esse estudo e levamos toda essa documentagdo para a DPU daqui,
do Estado do Rio de Janeiro, para tentar esse medicamento via Justica. Entdo, no ano de 2020, nés entramos ha Justica
paratentar.

O ano de 2020 corria, e ndo tinhamos retorno dessa medicagdo. Em 2021, quando estava proximo de ele iniciar o ano
letivo natural, porque eleiniciariaem 2022, e a gente ja estava tenso, porque no maternal a gente conseguiu o manter em
casa, no jardim o mantemos em casa, Deus foi tdo bom que ele aprendeu a ler e escrever em casa, com trés para quatro
anos de idade. Ent&o, isso j& nos ajudou.

Antes de 2022, decidimos fazer uma vaquinha, procuramos informagao; conseguimos o contato do médico do estudo da
Franca, mandei e-mail, consegui o contato do WhatsApp dele, conversel com ele via WhatsApp, e ele nos incentivou
mais ainda a usar essa medicacéo.

E, ai, consegui coloca-lo com a Dra. Luna em conversa. A Dra. Luna se sentiu mais confortavel para a gente comprar,
porgue a gente queria comprar esse medicamento, sb que ele ndo era barato. Na época, nds pagamos R$2,6 mil por uma
caixa; e esse medicamento € dosado por quilo. E o Raffael tinha 12kg quando ele comegou, porque apatol ogia é anoréxica.
Ela traz disfuncdo no psicolégico e atrasa o desenvolvimento; ela € mutilante, porque ela faz cairem os dedos dos pés,
se ndo for bem-tratada; elatraz atraso no desenvolvimento. Entdo, assim, elatem muitas coisas, e a gente até hoje ainda
esta conhecendo sobre a patologia dele.

E ai nds decidimos e falamos com a Doutora: "Nés vamos iniciar esse medicamento, Doutora, se a senhora permitir ou
ndo, mas nos vamos comprar esse remédio”. E ai nds compramos uma caixa e demos a medida que o médico da Franca,
o Dr. Alain Hovnanian, fez paraa gente - aposologia-, que era de dois gramas por quilo. Entéo, como eletinha 12kg, era
um comprimido de 25mg por dia. Mas foi uma experiéncia de noites de sono de Rafael dormidas; e foi umafelicidade -
a Doutoraficou muito feliz. E agente ficou assim: "E agora? E as proximas caixas?".

Ai conseguimos com 0 apelo das pessoas, 0 apelo da médica, e conseguimos manter essa medicagdo, gragas a Deus, por
doaces até hoje; e o processo continuava ha Justica. E, em 2023, esse processo foi negado, justamente por causa de um
tema especifico que tem na Justica ai, que é a falta de comprovacdo cientifica - e 0 nosso mundo desabou. A gente ndo
conseguia essa medicagdo viajudicia... Minha esposa em 2019 parou de trabalhar para assistir o meu filho. Eu trabalho
por transporte de aplicativo. As vezes, dormianarua, ndo tinha condicdes... Noites de sono perdida...
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E anossavidafoi sendo transformada de uma maneira que a gente ndo tinha mais como viver sem essa medicacéo - ele
Nno caso -, porque essa medicacdo trazia um conforto paraele, aindatraz. Sé que, mediante as doactes, a gente ndo tinha o
remédio todos os meses, agente ndo tinhaa dosagem certa, e elefoi engordando. Hoje, eletem 24kg, todavez elevai numa
balanca se pesar. Ao mesmo tempo que a gente ficafeliz, a gente ficatriste, porque a dosagem precisa ser aumentada.

Entdo, hoje, a gente tenta dar a Ultima dosagem que o médico deu para a gente, que € um comprimido num dia, dois no
outro, paratentar chegar pelo menos aos 50mg por dia. O certo seriaisso, mas a gente ndo consegue, porque, se a gente
comprar as duas caixas mensal da medicacdo, da quase R$6 mil.

Hoje, a gente esta pagando, rolou muita briga com a Roche - que é ela que produz -, por uma distribuidora, e a gente
consegue um desconto. Hoje, elasai a R$2.724 cada caixa. A gente luta até hoje e, conforme essa negativa da Justicaem
2024, n6s queremos tornar conhecida a patologia de Raffael, porque a gente olhava para um lado, olhava para o outro,
conversava com uns, conversava com outros, e era algo novo para todos.

Ent&o, assim, nés decidimos criar um Instagram de Raffagl. E hoje a gente pede a ajuda para uma possibilidade de um
remédio compassivo, que é regulamentar o fluxo de uso compassivo na Anvisa para doengas ultrararas, é dar seguranca
juridica ao médico e criar uma via administrativa, porque guem precisa do medicamento € o meu filho - e a Justica nos
gjudaria.

Ent&o, assim, pego a vocés para que fagam, para que a comprovacao cientifica- que jaexiste - sgja suficiente para salvar
uma crianga, ou pessoas que precisam dessa medicagéo.

Esse é 0 meu menino. E ai essa é a nossa luta com essa sindrome de Olmsted. E 0 que a gente precisa € dessa gjuda,
juntamente com os senhores especialistas, paratornar essa sindrome conhecida. E eu sou grato.

E assim, Senadores, erlotinibe ndo tem fase trés, para Olmsted, porque ndo héa interesse comercial. Nao porque néo
funcione, ha evidéncia cientifica, ha laudos médicos. E, para um paciente que, sem ele, perde os movimentos de maos,
pés. Negar o remédio € condené-lo a incapacidade. E hoje meu filho sorri, meu filho é alegre, consegue estudar, esta
Nno quinto ano, gragas a essa medicacdo que manteve um pouco da vida socia dele. Ele ainda tem muita dificuldade na
independéncia, ele tem muita dificuldade de abrir remédio, de abrir biscoito.

Ent8o, a gente tem uma expectativa, temos uma luz através dessa medicacdo. Cremos na cura, cremos gque a doenca é
genética, mas nds ndo temos a heranca genética, e cremos em um Deus, que vai curar. E isso tudo estd sendo registrado
para que, quando ele for curado, nada vai apagar o seu (Falha no audio.). Amém! Estd bom?

Isso é0 que eu tenho parafaar do Raffael. Esse € o meu menino, que hoje esta naescol a, gragas a Deus e ao medicamento,
que foi negado pela Justica e que a gente ndo tem condic¢des de comprar. Para a gente, estd desesperador. Criamos um
Instagram, temos uma vaguinha, demos vida a ele. Através do Instagram dele, alcangamos pessoas adultas que nem
diagndstico aindativeram.

Entdo, nos estamos aqui para 0 meu filho e para outras pessoas que possam ter essa condi¢do genética e que ndo tém
condi¢des financeiras - como a gente ndo tem - e condicOes de fazer até exames para comprovar. Infelizmente, a gente
precisada Justica, precisade um 6rgdo de salide mais rapido.

Assim, eu agradeco a minha oportunidade.
A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da Resi sténcia Democrética/lPSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Ricardo, muito obrigada pelo seu depoimento.

Eu esqueci de avisar que cada convidado tem dez minutos para falar. Eu ndo o interrompi, mas quero deixar claro que, se
precisar falar mais um pouquinho, a gente estica. Mas, para que todos possam falar, vamos tentar manter os dez minutos.
Eu Ihe agradeco.

Eu queriasaber seaAline... A Aline voltou.

Vamos continuar, Aline?

A SRA. ALINE SPAGNOL FEDOCE-SILVA (Por videoconferéncia.) - Sim, vamos continuar. Foi uma queda de
energia. Perddo!

A SRA. PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Imagina, Aline.

Ent&o, Ricardo, muito obrigada. Muito emocionante esse depoimento seu.

Eu vou convidar, de novo, parafalar a Aline Spagnol, que é méae da Maria Flor, que tem a sindrome de Krabbe.
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A SRA. ALINE SPAGNOL FEDOCE-SILVA (Paraexpor. Por videoconferéncia.) - O.k. Obrigada.
Dando continuidade entdo, eu vou falar agora sobre a historia da Maria Flor através dessa linha do tempo.

Aos dez meses de idade, nés observamos, em uma foto como essa, que a Maria Flor tinha dificuldade de sustentar a
cabeca. Ai agente procurou a ajuda de véarios médicos, como pediatra, ortopedista, neurologista, entre outros, e, com um
ano e dois meses de vida, n6s conseguimos fazer a primeira ressonancia. Ao ver as imagens da ressonancia, associada
a sintomas clinicos, como irritabilidade, choro, entre outros - ja havia crises convulsivas -, a médica ja deu um possivel
diagnostico. A partir dai, foi dado inicio auma corrida angustiante em busca de tratamento para Maria, mesmo antes de a
genteter um diagndstico comprovado, 0 que demorou, mais ou menos, um més, quando agente teve o exame genético em
ma&os e 0 exame da enzima, que confirmava a doenga. Ent&o, com o diagndstico em méos, a gente jatinha umaesperanca,
gue era a de fazer o transplante ou de inscrever a Maria em uma terapia génica fora do pais, mas que ndo era possivel
na época por conta da covid.

Entdo, a gente se agarrou na esperanca do transplante, mas precisavamos de um médico para indicar o transplante
para Maria, porque, quando a doenca esté avancgada e os riscos sdo maiores do que os beneficios, ndo ha indicagéo do
transplante. Esse foi um momento muito dificil, pois a gente vivia, diante do luto do diagnéstico da doenca, a incerteza
de como aMaria acordariano dia seguinte, se elairia enxergar ou ouvir, se ela estaria sorrindo. Além disso, a gentetinha
que fazer videos para tentar conseguir com que o0 médico dissesse que ela estava apta ou ndo a fazer o transplante.

Nesse momento, nés fizemos varias consultas com diferentes médicos, tanto aqui ho Brasil quanto forado Brasil, online, e
agente ndo teve sucesso, até que uma médica da Universidade de Pittsburgh avaliou aMaria, de formaremota. Elaéuma
neurol ogistacom pesquisas naareadadoencadaMaria, aDra. MariaEscolar. Elaindicou o transplantedaMariacom 1 ano
e 6 meses devida. Segundo €la, o transplante deveriaocorrer em 15 dias. Entdo, isso foi aqui em setembro. Mas ai agente
comegou uma outra luta que era aprovar o transplante para a Maria, pois o Ministério da Salide tinha negado o registro
delano Rereme, que é o Registro Nacional de Receptores de Medula Ossea, 0 que, automaticamente, impedia a busca no
Redome, que é o Registro Brasileiro de Doadores Voluntérios de Medula Ossea, e, consequentemente, o transplante.

A justificativa da negativa é que se tratava de uma doenca paraaqual ndo é previstaarealizagdo do transplante de células-
tronco hematopoi éticas na modalidade al ogénico ndo aparentado, embora outras leucodistrofias, na época, ja estivessem
listadas na Portaria de Consolidagdo n°4, de 2017.

Entdo, na tentativa de informar e mostrar que o transplante era uma terapia indicada e também que tinha comprovagéo
cientifica, eu, meu esposo, principalmente - o Davi -, entrou em contato com o Ministério da Salide, o Conselho Federal
de Medicina, a Sociedade Brasileira de Hematologia, Sociedade Brasileira de Neurologia Infantil, Sociedade Brasileira
de Genética, a Conitec, entre varios outros, até que a gente encontrou uma importante gjuda de pessoas ligadas a politica
gue, com muito carinho, nos recebeu, como a Senadora Mara Gabrilli e todo o seu gabinete, mas que néo foi necessério
para a aprovagéo.

Ent&o, a gente teve que entrar com o processo judicial, afim de realizar o primeiro transplante autorizado judicialmente
paraadoencade Krabbe. Entdo, a Mariafez esse primeiro transplante. Depois de quatro meses de esperajudicial, a gente
conseguiu internar a Maria, com um 1 e 10 meses, no hospital pararealizar o transplante a partir do plano de salide.

Ent&o, foram diasdificeis, mas, gracas a Deus, o transplante correu bem. Hoje nés ndo observamos novas perdasdaMaria.
Ela se mantém estavel em relacdo a doenca, que é degenerativa, mas ela apresenta uma deficiéncia comparada a uma
criancacom paralisiagrave: elando fala, ndo anda, tem epilepsiadedificil controle, entre outras dificuldades, precisaestar
sempre fazendo terapias; e tudo isso devido as perdas que ocorreram no processo de diagndstico e espera pelo transplante.
Isso poderiater sido evitado se o transplante de células-tronco hematopoiéticas fosse considerado um tratamento para a
doenca de Krabbe.

Nés temos um grupo de pais de criangas com Krabbe em gque a gente conversa e discute os tratamentos e terapias de seus
filhos. E, por |4, néstemos conhecimento de outras duas criangas que conseguiram realizar o transplante depois daMaria,
por jurisprudéncia. O tempo de espera, do diagndstico ao transplante, é, em média, de dois meses.

A gente fez essa apresentacdo em linha do tempo - aqui tem até mostrando a fotinho de quando a medula pegou e, depois,
a dta dela do transplante, que foi em maio de 2021 - porgue existe uma linha do tempo que foi desenvolvida por um
estudo americano que apresenta uma linha recomendada por especialistas na area, a fim de obter resultados positivos, a
partir datriagem neonatal .

Ent&o, em muitos estados nos Estados Unidos, tem a triagem neonatal para a doenca de Krabbe, e, de acordo com esse
estudo, € necessario que o transplante sgjarealizado em até 30 dias de vida, a partir do nascimento, claro, paraque agente
ndo tenha manifestagcdo das consequéncias da doenca.

6/21



Reunido de: 15/06/2026 Notas Taquigréficas - Comissdes SENADO FEDERAL

Entdo, o que a gente tem agui, até aqui - nesse contexto de discutir 0 uso compassivo de terapias em salde, e também em
demais contextos - de lei? A gente tem, aqui no Brasil, a aprovacdo daLe 4.154, de 2021, que aperfeicoou o Programa
Nacional de Triagem Neonatal, mas segue em fase de regulamentagdo por parte do Ministério da Salide até hoje.

No entanto, alguns estados ja ampliaram o rastreio de condic¢Ges, e o Distrito Federal ja rastreia a doenca de Krabbe.
Outros estados estéo nesse processo €, logo que o transplante seja viabilizado para a doenca de Krabbe, também passardo
aredlizar o teste do pezinho.

NOs j& soubemos, nesse grupo de pais de que eu falei, de dois casos que foram identificados pelo teste do pezinho no
Distrito Federal, e as Ultimas informagdes que tivemos € que eles ainda estéo aguardando, por cerca de dois meses, em
processo judicial. 1sso traz muita anglstia, pois 0 processo é demorado, desgastante e custoso, e nem sempre tem um
final feliz.

Os pais de criangas com doenca de Krabbe sofrem muito e sofrem também por imaginar que um préximo filho possa
passar por todas as doencas, os sofrimentos e os desafios pelos quais o primeiro filho diagnosticado passou, justamente
por ndo termos um respaldo do Ministério da Salide.

Ainda entrando no assunto do uso compassivo, nos temos, pela Anvisa, a RDC 38, de 2013, que dispde sobre 0 uso
compassivo de medicamentos; e a RDC 608, de 2022, que trata de dispositivos médicos. Ai agenteidentificaumalacuna
no que tange a procedimento de alta complexidade, como o transplante de células-tronco hematopoiéticas. Portanto, ndo
contemplam de forma explicita a doenca de Krabbe.

A gente compreende que 0 USO compassivo é reservado a situagdes em que ndo existem alternativas terapéuticas
estabelecidas, quando se configura como Ultimo recurso para o paciente sem diagnéstico, mas, nesse caso, a aplicacéo
do uso compassivo ndo deve ser restrita aos limites materiais do produto, como medicamentos ou dispositivos, mas, sim,
ao seu fim Ultimo, que é a salvaguarda da vida em situagBes de doengas raras progressivas para as quais a ciéncia ndo
oferece ainda uma alternativa registrada.

Entdo, 0 nosso objetivo aqui é solicitar que a doenga de Krabbe e as demais leucodistrofias sejam incorporadas no rol de
indicacGes do transplante de células-tronco hematopoiéticas do Sistema Nacional de Transplantes.

Jaexiste, inclusive, alndicacdo n° 77, de 2025, sugerindo ao Ministério da Salide que avalie a pertinéncia daincorporacéo
da doenca de Krabbe, da leucodistrofia metacromatica e de outras leucodistrofias no rol de doencas para as quais sgja
indicado transplante.

Eu acredito que a maioria das mées e dos pais de pessoas com doengas raras se pergunta: "O que eu posso fazer para
evitar que outras criangas sofram da mesma doenca?'. Por esse motivo, eu agradeco imensamente a oportunidade de me
manifestar e de trazer aqui, por meio dessas fotos de algumas criangas, cujos pais autorizaram a exibi¢ado, o coracdo de
mées e pais de criangas com a doenca de Krabbe, que sabem, tanto ou mais do que muitos, que a vida ndo pode esperar.
N&o sejamos espectadores passivos diante de um sofrimento evitavel.

Eu gostaria de finalizar s6 mostrando um pouquinho a Maria Flor, que esta aqui pertinho de mim, sempre coladinha na
gente. Toda a trgjetéria dela foi importante para que algumas outras criangas tivessem o transplante ainda mais rapido
que ela.

Que hoje sgja um momento oportuno para que a gente tenha ainda esse transplante autorizado 1ogo no inicio e que o teste
do pezinho aconteca também, para que a gente tenhaa maior eficécia desse tratamento.

O Davi também esta aqui perto de mim.

Obrigada pela oportunidade.

O SR. RICARDO DE LIMA AGOSTINHO (Por videoconferéncia.) - Sualindal

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da Resi sténcia Democrética/lPSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Tchau, Davi e Aline.

O MariaFlor, como vocé é bonital (Pausa.)

Nossa, muito obrigada, Aline! Muito obrigada pelo depoimento!

Eu vou até aproveitar essa oportunidade, porque a gente esta recebendo muitas perguntas, entdo eu vou jogar as perguntas
aqui de quem est4 assistindo e estd mandando pergunta via web agui.

Ent&o, o Diego, do Mato Grosso, por exemplo, perguntaassim: "Como definir aresponsabilidade civil em casos de efeitos
adversos decorrentes de terapias experimentais?”.
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Af, 0 Luiz, também do Mato Grosso: "Como garantir acesso gil aterapias experimentais sem comprometer a seguranca
do paciente e a responsabilidade dos envolvidos?'.

Tudo do Mato Grosso? (Risos.)

O Davi, do Mato Grosso, também: "Como garantir o equilibrio entre 0 acesso rdpido aterapias experimentais e aseguranca
do paciente no uso compassivo de tratamentos?'.

Mikeias, do Parana: "Quem deve arcar com os custos do tratamento: Estado, indlstria ou o paciente?".

Essas sfo algumas das perguntas; daqui a pouco, eu trago mais.

E agora eu passo a palavra paraa Andreia Bessa, que é Coordenadora Juridica da Casa Hunter e da Febrararas.

Andreia, vocé estd com a palavra.

A SRA. ANDREIA BESSA (Por videoconferéncia.) - Obrigada.

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democratica/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- E se vocé quiser ler algumas perguntas, fique a vontade.

A SRA. ANDREIA BESSA (Paraexpor. Por videoconferéncia.) - Ta. Deixe-me pegar a apresentacdo. (Pausa.)

S6 um minutinho, gente. A gente até treinou antes, mas, como se diz, jogo é jogo.
Bom, vocés estéo vendo atela?

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da ResisténciaDemocrética/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Estamos vendo.

A SRA. ANDREIA BESSA (Por videoconferéncia.) - Bem, primeiramente quero agradecer. Boa tarde atodos e a todas.
Quero agradecer imensamente a Mara Gabrilli por mais este convite, por mais esta parceria.

Meu nome € Andreia Bessa, sou Diretora Juridica da Febrararas. Hoje, eu participo em nome da Febrararas, que é a
Federacdo Brasileira das Associactes de Doencas Raras.

Bem, nds estamos aqui paratrazer uma perspectivade quem mais diretamente sente 0 peso do tempo, que s8o os pacientes
com doencas raras. 1 sso porque hé dois tempos que raramente se sincronizam: o tempo da regulagéo, que segue seus ritos
necessérios, e o tempo da doencga, que ndo espera. Entdo, quando essa janela se fecha, o tratamento pode chegar tarde
demais. Eu acho que falar um pouco sobre 0 uso compassivo € falar um pouco sobre isso.

Antes de entrar no detalhe, € importante dizer que a tese que nés defendemos € a de que 0 uso compassivo deve funcionar
como uma ponte, mas ndo é uma ponte sem regulacdo, € uma ponte regulada entre a inovagdo cientifica e a urgéncia
clinicados pacientes que ndo tém alternativa terapéutica. | sso significaque hd algumas coisas que a gente precisa pontuar.

A ciéncia tem avangado. A gente tem visto, no dia a dia, que €la estd produzindo terapias promissoras antes do ciclo
regulatério se complementar. Entéo, as vezes, quando a Conitec esta discutindo a incorporagdo de uma tecnologia, ja
estamos com trés outras chegando, que s8o muito mais avangadas. E por queisso € importante? N&o é discutir, ndo éfalar
de um excesso de tecnologia: éfalar de tecnol ogias que melhoram aqualidade de vida. N&o é amesma coisa, ndo é maisdo
mesmo. Sao tecnologias que trazem uma parte muito significante para o paciente, que principalmente é o paciente poder
ter o dominio novamente sobre a sua vida, sobre os seus cuidados, sobre a sua vida econdmica; poder voltar a produzir,
poder voltar ater a diretriz da sua prépria vida e deixar a familia ndo téo refém, com todos em volta daquele paciente.
Entdo, quando a gente discute as novas terapias, a gente esta falando disso também.

Deixe-me avancar aqui.

Ent8o, o que a gente quer apresentar para vocés? A ciéncia avanca, entdo isso € um ponto importante. A regulagdo vem
paraproteger; elatraz essa seguranca ética, que precisa ser preservada. E aquilo que eu estava dizendo: o paciente ndo tem
COmo esperar, porque essa progressao pode destruir uma janel a terapéutica para esse paciente, e o fluxo tem que existir.
Ent&o, quando a gente fala de excepcionalidade, as pessoas falam assim: "Ah, mas vocés querem excegdo, VOCcés ndo
guerem entrar dentro daregrageral”. Nao, ndo é que agente quer excegao, € porque as doencas raras precisam ser tratadas
com certa excepcionalidade, mas com critérios - com critérios claros, com critérios bem definidos.

Opa, passel demais. Vamos |4

Quial &, hoje, 0 nosso papel institucional - pelo que agente tem brigado muito e que agente entende que € muito importante
hoje nas doencas raras? Primeiro, a Febrararas é umavoz coletiva, né? Entdo, a gente representa familias e associagdes de
todo o Brasil, e nds atuamos nessa interface entre pacientes, politicas publicas, pesquisa, inovagdo, SUS, ANS, enfim, a
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Anvisa. A nossamissdo € garantir que questdes, assim, que muitas vezes estéo invisiveis no debate piblico sgjam ouvidas
- e onde as decisdes sd0 tomadas.

Para esta audiéncia, algumas mensagens S0 essenciais para a gente. A primeira: que 0 uso compassivo é um tema de
acesso, e ndo de privilégio. A segunda mensagem: que a doenga rara exige uma resposta regulatéria sensivel no tempo
clinico, porque o tempo agui tem consequéncias irreversiveis. E aterceira € equidade territorial: a seguranca e também
a seguranca de um tratamento precisam caminhar juntas.

E ai, quando agentefaladejanel aterapéutica, por que o uso compassivo écritico, em diversos aspectos? Porque, em muitas
condi¢des das doengas raras e ultrarraras, a doenga avanca em uma velocidade que... A gente viu agui a apresentagéo da
Alineedo pai do Rodrigo - é do Rodrigo, né? Desculpase eu errei 0 nome do Rodrigo -, em que agente pode perceber que
0 paciente recebe esse diagndstico, mas ndo tem uma alternativa terapéutica disponivel de imediato. Enquanto isso, o pai
- afamilia - estd vendo a doenca progredir. E ai, estéd vendo a perda da funcionalidade do paciente, a perda neurol6gica, a
perda respiratoria, podendo chegar ao 6hito precoce antes mesmo que um acesso regular ao tratamento esteja disponivel.

O uso compassiVo existe exatamente, ao NOSSO Ver, para proteger essajanelaterapéutica. Eufalo queacovid foi um grande
exemplo que a gente teve da pressa e de como que as coisas tém que ser analisadas e tém que ser recebidas no pais com
mais atencdo, ndo para substituir uma avaliagdo cientifica - ndo é isso -, mas para preservar uma oportunidade clinica
enguanto o paciente aguarda que o0 processo regulatdrio se complete. Entdo, na base hoje regulatéria, nés ndo estamos
partindo do zero. Para o paciente a gente tem uma base regulatéria, e nés temos varias proposi¢des em tramitacdo no
Congresso. Desde a Portaria 199, que ingtituiu a Politica Naciona de Atencéo as Pessoas com Doencas Raras, até a Lei
15.390, que foi aprovada este ano, o desafio ndo € mais criar lei do zero; é criar fluxos céleres, seguros, equitativos, para
gue as situagBes excepcionais sejam respondidas dentro do que ja existe, mas com processos gque funcionem.

E ai agente falamuito... A gente trata como se fosse um vale, né? E o vale da espera, alacuna. Entdo, quando a gente
escuta os depoimentos dos pais, vocé percebe o quanto eles ficaram nesse vale da espera. Eu acho que eu tenho até um
eslaide aqui que passa um pouco sobre esse vale. Deixe-me ver se eu fiz... N&o, ndo fiz, mas tudo bem. N&o fiz esse
edlaide - eu falhei nesse eslaide, que sempre fago -, mas, na realidade, esse eslaide que a gente sempre trabalha é para
vocé ver as etapas, osinterval os que tém as etapas: a Anvisa, aincorporagdo no SUS ou na ANS. S&o interval os que, para
muitos que estdo ali, nessa parte burocratica, administrativa, parece ser um tempo pegueno, mas ndo. Parao paciente, esse
intervalo é longo, é extenso, porque 0 uso compassivo € uma ferramenta para reduzir essa lacuna de forma individual,
de forma excepcional. E vejam: de novo, nds ndo estamos defendendo que seja de uma forma baguncada, e sim, que ela
sgja organizada, mas que ela possa chegar de uma forma em que o paciente tenha oportunidade de tratamento enquanto
aguarda toda essa parte regul atéria.

Recentemente, nds fizemos diversos cendriosregionais, em todo o Brasil, paraidentificar quais sdo os principais gargal os
de cadaregido do Brasil, e n6s verificamos esses gargalos em varios locais. Por exemplo, quando a gente vai ao Norte, a
gente verifica que o anseio das familias esta muito voltado alogistica, a distancia; no Nordeste, a questéo do diagndstico
tardio ainda é algo que pega muito, a fragmentacdo darede...

Ent8o, o conceito central que a gente quer trazer para vocés hoje é o que € esse uso compassivo do ponto de vista
do paciente, ou sgja, é importante que a gente consiga falar a mesma coisa. O uso compassivo é o acesso individual
excepcional a0 medicamento ainda sem registro ou incorporacdo regular, para um paciente com uma doenca grave,
debilitante ou ameacadora a vida e que ndo tem outra alternativa terapéutica.

E umamedida, agente pode colocar, que é humanitéria, regul ada, mas é umamedidahumanitéria. N&o substitui aavaliacéo
cientifica, ndo é isso que defendemos, ndo vai dispensar o controle sanitario, mas € um instrumento que traz umaforma
humanitéria de esses pacientes poderem atender essa janela terapéutica.

Para finalizar, porque eu sei que acabou 0 meu tempo, vou cortar 0 mais répido possivel agui, muito nos preocupa... E
guero deixar este recado aqui, até me estendendo um pouquinho, convidando a Senadora para ter uma atencéo especial,
porgue, nos dias 16 e 17 agora, esta acontecendo o oitavo férum nacional do CNJ, que é do direito a salde. E muito tém
nos preocupado as discussdes que tem |4 e o conflito de competéncias que hoje o Judiciério tem trabalhado, de encerrar
portas de discussdes para o paciente, de criar enunciados sobre a sallde, 0 que enfrenta, de forma direta, a competéncia,
gue é do Legidativo, deixando os pacientes, cada vez mais, sem qual quer acesso, sem qual quer tratamento, sem qual quer
possibilidade de ter sequer a quem recorrer. Ou sgja, quando a politica piblica falha, a quem esse paciente vai recorrer?
Ent8o, Senadora, eu sei que fugi um pouquinho do tema, mas eu queria encerrar pedindo um olhar especial para esse
forum que vai acontecer dia 16 e 17, para que vocés pudessem ver esses enunciados e ver o quanto el es crescem o poder da
Conitec como érgéo decisorio. E ndo foi com esse abjetivo que aConitecfoi criada. A Conitec segue um 6rgao regulatério,
como a Anvisa segue, tem todo um caminho a ser tragado. E nos estamos tendo conflitos de competéncia.
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I magina quando a gente chegar ao uso compassivo! Nés vamos comegar ater diversos problemas, e os pacientes somente
v&o ter como recorrer a0 medicamento via uso compassivo. 1Sso € muito preocupante, porque o nUmero de acessos e 0S
medicamentos de acesso sd0 muito limitados, muito poucos e insuficientes.

Muito obrigada.
Desculpa, mais umavez, por ter passado o tempo. Tentel correr 0 maximo, mas sdo muitas mensagens para deixar.

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Andreia, muito, muito obrigada pela sua participagdo, muito importante. Vaeu a pena dar uma estendidinha.

Sabe que a gente esta recebendo muita mensagem falando sobre a sindrome do nariz vazio, mas eu vou ler duas outras
aqui, daMary, do Rio de Janeiro, que perguntaassim: "Quai s S0 os critérios especificos paraalém dafatade aternativas?
Pacientes em estado paliativo serdo abrangidos?' E também: "Tendo em vista que terapias aternativas ndo séo baratas,
esse acesso sera garantido a pessoas que dependem exclusivamente do SUS?' Estajogada ai a pergunta.

Agora eu vou passar a palavra para a Defensoria Plblica da Unido, através da Dra. Adriana Ribeiro Barbato, para fazer
uso da palavra. Adriana, vocé estd com a palavra.

A SRA. ADRIANA RIBEIRO BARBATO (Para expor. Por videoconferéncia.) - Primeiro, bem, estdo me escutando?
(Pausa.)

Primeiro, fazendo uma autodescri¢do, eu estou com écul os roxinhos, uma camiseta laranja, ainda de unhas da Copa, do
jogo de ontem - ndo deram muita sorte, vou mudar para o préximo. E estou sentada na minha cadeira de rodas.

Agradeco a Senadora Mara Gabrilli, com quem eu ja tive oportunidade de estar em alguns eventos pela Defensoria, pela
instituicdo de reabilitagdo Lucy Montoro e em vérios outros em que a vida acaba nos levando aficar juntas muitas vezes.
Muito obrigada mesmo.

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democratica/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Obrigada.

A SRA. ADRIANA RIBEIRO BARBATO (Por videoconferéncia.) - Entdo, eu aqui falo em nome da Defensoria. O
colega Naves é um grande amigo e me permitiu também estar falando em nome... Ele me passou o convite. E agradeco
atodos.

Cada histéria aqui é realmente motivadora. Eu ndo gosto muito de falar que é... E motivadora. N&o gosto de falar que 3o
exemplos. Acho que sdo coisas para a gente parar para pensar. Acho que todos tém luta. Acho que a luta do brasileiro
costuma ser didria em todos os aspectos.

Ent&o, muito obrigada mesmo, Senadora. E uma honra participar e escutar a gente falando a respeito de um tema t&o
importante.

Vou tentar falar aqui um pouco com uma visdo tanto juridica como pessoa também, porque, as vezes, a gente tem umas
crises de identidade. Eu me lembro assim, por exemplo, de célula-tronco, quando teve o boom da célula-tronco. Foi todo
mundo vigjando paraforae: "Vamos fazer!" Depois vieram as células de Schwann: "N&o, € melhor a Schwann. Vamos
fazer! Vamos vigjar!" E eu acho que a gente também tem que fazer uma coisa... Porque no Brasil a pesquisa é séria. A
gente tem milhdes de defeitos como pais, mas a pesquisa é séria no Brasil e a gente tem gente muito boa aqui. A Dra
Tatiana € um exemplo disso.

Ent&o, a gente tem que ver que os protocol 0s sdo importantes e tém que ser seguidos, mas quem tem problema com salde
tem pressa. Essa é uma equagdo que, as vezes, ndo fecha, porque a gente tem que ser criterioso, porque a gente esté
falando de salde. A gente ndo pode colocar uma célula-tronco, como quando comegou o boom, que pode se multiplicar
erroneamente e virar tumor, enfim. Mas também erauma... Falando daguel a época atrés, isso também era uma esperanca.
De repente, aquela célula vocé coloca em uma medula que vai restaurar, que vai restaurar... Entdo, tem que ter esse
equilibrio. Tem que fazer, colocar a célula certa no certo lugar, que vai se multiplicar daformacerta. E isso é dificil. Ea
medicina, gracas a Deus, estd a passos largos e corre contra o tempo, porgue é vida, mas também tem que ser criteriosa,
tem que ter protocolos. Sdo muitos? Déa para diminuir? Sou advogada. N&o sei. Eu gostaria de que sim. Gostaria que
pudesse ser mais agil, ser mais... Eu acho que essa parte a gente tem que respeitar, porque da.

O Brasil é sério nisso e tem gente muito boa, muito boa mesmo. A gente tem profissionais que so exemplos. Em termos
de vacina, veja o que o Brasil ja desenvolveu em termos de vacina no mundo, desde a histéria da vacina. Ent&o, eu acho
gue dar os parabéns para a pesquisa no Brasil, para os cientistas brasileiros e para a &rea da salide ndo é pouco, néo.

Falando um pouco do uso compassivo, agente tem que, primeiro, deixar claro que agente estdfalando de pacientes graves
egue harisco devida. Entéo, agente esta falando ndo de coisas que tém tempo, que estdo sempre a se desenvolver, coisas
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para que ja existem tratamentos outros, uma coisa nova e tal. A gente esta falando de vida, de doengas extremamente
graves. E o outro critério € a gravidade. A gente ndo esta falando de coisas do dia a dia; a gente esté falando de coisas
graves.

Segundo, j& foram esgotados os protocolos padrdo. N&o tem mais aternativa de tratamento satisfatéria pelas vias
regulamentares, ortodoxas, conhecidas h&d milénios - tratamentos convencionais, digamos assim. Jafoi esgotado.

Entdo, o uso compassivo é quando a gente esta falando de vida e de esgotamento das vias convencionais. E a gente vé
gue, em muitas coisas, as vezes - isso a gente vé na histria da medicina e em tudo -, desenvolvem remédio parax e, de
repente, viram que teve um efeito bom paray também.

E uma coisa: tem sempre um médico por tras. Nao € "Eu, Adriana, acho que vou... quero tentar usar canabidiol paralesio
medular. N&o... Porque eu acho que, como deu certo para convulsdo, pode dar certo paralesdo. Eu, como advogada, acho
isso". N&o. Eu, como advogada, ndo tenho que achar nada sobre satide. Eu tenho que meresguardar com bonsprofissionais.

Entdo, no uso compassivo, tem sempre uma avaliagdo médica de um médico responsavel . Gragas a Deus, no Brasil, temos
bons, e temos bons no SUS; vamos deixar bem claro isso. A gente ndo esta falando de... A gente estd falando de SUS
(Sistema Unico de Satide), que est4 ai. E uma cobertura universal, falando um pouco como advogada. Entéo, é grave, é
risco de vida, etem profissional habilitado por trés. E ele tem um grupo de pacientes ou ele pode ser para um grupo. Isso
agente vé e, as vezes, a gente meio que se frustra como paciente: "Ah, esta sendo usado para mulher, 20 anos, com no
maximo cinco anos de desenvolvimento da doenca ou dalesdo". Dai vocé faa "Putz, eu tenho oito anos, ja passel dos
meus 30 anos, ndo estou no grupo”. Mas a gente tem que entender que, para chegar em mim, precisa ter aquele estudo
inicial fechado, para conseguir desenvolver ao maximo para, depois, abrir paratodos: para as mulheres, para os homens,
para 10 anos, 30, 40, 50, 60, enfim... A gente tem que saber que esses protocol 0s sdo importantes. S&o importantes para
ver efeitos colaterais, s80 importantes para ver sucesso daterapia, do medicamento, para poder tornar esse uso expandido.

Ent&o, eu vejo muito, as vezes, como advogada, na Defensoria, o desespero de pais de pacientes aquem, asvezes, amidia
nem sempre ajuda muito, porque faz um boom com alguma coisa e, de repente, todo mundo quer, e comeca a entrar,
a chover acdo judicia. E, as vezes, sem muito respaldo médico, clinico. "0, deu certo." Infelizmente, a medicina tem
gue ter um pouco mais de... O desenvolvimento da pesquisa precisa, as vezes, ser fechado inicialmente para ser aberto
depois paratodos.

Ent8o, eu me vejo, as vezes... Eu converso muito com o juiz e falo: "Poxa, como vocé consegue negar uma coisa?'. Ele
fala: "Dri, pelo amor de Deus, como é que eu vou liberar paraumacrianga, mas so foi testado em adulto? E tem pareceres
gue, as vezes... Pode ser que, para uma crianca que tem um organismo que ainda ndo foi desenvolvido totalmente, aquela
droga possa ter efeito pior, possa ser letal. Eu preciso de um embasamento médico seguro porque eu ndo posso colocar
avida... Eu sou juiz, eu ndo sei, ndo posso simplesmente dar uma liminar de salde, dizendo: 'Pode operar e colocar um
implante x que so6 foi colocado em alguns para uma crianca que ainda ndo tem organismo formado ou que estd muito
debilitada. Eu preciso de um fundamento médico, entdo ndo basta'. Ent&o, essa parte... As vezes, no juridico, a gente até
tem uma base, mas e a parte médica, como fica? Ent&o, eu queria agqui colocar que essa parte de Uso compassivo tem que
ter, realmente, autorizagdo, tem queter umaavaliagdo médica. E quero deixar, assim, meu respeito aessa parte de pesquisa
no Brasil, e gostaria muito que ndo partisse de mim, mas de todos 0s 6rgéos, que agilizassem 0 maximo, respeitassem e
dessem o crédito. E o que foi dito agui por todos os pais - e eu vejo minha mée e meu pai nessas horas, quando eu fiquei
doente -, que: "Quando tem vida, tem pressa’, mas essa pressa tem que ser com responsabilidade. Por isso que a gente
espera que os Orgéos possam agilizar 0 maximo todos 0s processos, mas sempre respaldados com critérios cientificos,
sempre respaldados nas evidéncias e nos estudos, e que a gente consiga cada vez mais continuar deslanchando para que
existam cadavez mais curas paraas coisas maisraras, tratamentos que amenizem dor e que amenizem sofrimento. Porque
eu acho que, no fundo, a gente quer ver as criangas lindas ai nas fotos, cada vez mais aegres, felizes, ver os pais com
menos sofrimento pela dor do filho.

Mais uma vez, quero agradecer, em nome da Defensoria, em home da Adriana, defensora, cadeirante, paciente e cidada,
porgue eu acho que espagos como esse sO valorizam a cidadania, e que a gente tenha um SUS cada vez mais forte, com
cada vez mais mentes brilhantes, como a gente tem. Muito obrigada mesmo pela oportunidade. Senadora Mara, que a
gente continue se encontrando em debates tdo importantes para um pais com uma cidadania cada vez mais forte.

Muito obrigada.

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabirilli. Bloco Parlamentar da Resi sténcia Democratica/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Adriana, superobrigada. Obrigada pela participacdo e obrigada por estar sempre nos acompanhando, sempre tendo...
Assim, paramim, é umahonrater a Defensoria Piblica da Unido sempre colaborando com os nossos trabal hos. Obrigada
pela sua visdo, porque ela abrange vérios papéis al.
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Agora eu quero passar a palavra para a Dra. Tatiana Coelho de Sampaio, Professora e Pesquisadora da UFRJ - nossa
musa nesta audiéncia.

Muito obrigada pela sua participacdo, Tatiana.
Vocé estd com apaavra

A SRA. TATIANA COELHO DE SAMPAIO (Para expor. Por videoconferéncia.) - Boa tarde a todos. Eu queria
agradecer muito 0 convite paraestar aqui, a SenadoraMara Gabrilli e aos outros Senadores que organi zaram estaaudiéncia
publica.

Eu acho que eu me preparel para falar uma coisa, mas eu acho que uma das grandes vantagens desta audiéncia publica
€ gque a gente discute de verdade, né? Eu estou aqui, eu cheguei com algumas ideias e elas ja mudaram. Entdo, eu ndo
sei 0 que eu vou falar exatamente.

Eu vou tentar colocar algumas ideias aqui, porque, na minha cabeca, esta tudo mudando, porque eu queria dialogar com
cada um de vocés aqui. O meu desgjo era de poder ficar muitas horas falando com cada um, porque, pelo que eu estou
percebendo, nds estamos todos aqui dispostos a questionar as coisas que a gente pensa e a ter opiniGes melhores e talvez
mais... Eu ia dizer produtivas, mas eu ndo quero dizer produtivas, ndo, que € uma palavra feia, mas mais importantes e
mais significativas e que gjudem a gente a avancar mais.

Ent&o, primeira coisa, eu acho que os relatos da Aline e do Ricardo foram muito emocionantes, porque, assim, a minha
realidade é muito diferente da maioria de vocés. Vocés estdo acostumados, ou tém mais a vivéncia de lidar com vérios
casos e vérias doencas, e pensar sobre isso. E essa experiéncia para mim é muito nova, porque eu nao sou médica, eu sou
uma pesquisadora de laboratdrio, eu passel a minhavida protegidadentro de um laboratorio, trabal hando com moléculase
coisas que ndo tinham esse impacto darealidade batendo na sua porta, pedindo providéncias e posicionamentos. Ent&o, os
MeUs Posi cionamentos nessas questes sempre foram tedricos. Quer dizer, eu penso como cidadd, de um modo geral, mas
essa realidade da necessidade de se tomarem decisOes, de se avaliar esse tipo de postura sdo coisas que hunca participaram
da minharotina - isso paramim € novo, ta?

Entdo, eu queria dizer para vocés que eu comego a refletir sobre essas questdes ha um tempo mais recente, que foi o
tempo nédo da polilamininaem si, que foi essa proposta de medicamento que a gente esta desenvolvendo, que isso eu ja
faco ha muito tempo, mas de confrontar com as pessoas realmente que estdo, por conta da divulgagéo grande que houve
na midia, que ndo foi, vamos dizer assim, uma decisdo... Em nenhum momento, eu imaginei que isso fosse acontecer,
principalmente no tempo em que esta acontecendo, com o impacto e com o alcance que esta acontecendo.

Assim, tudo isto paramim € novo e inesperado: a resposta das pessoas, a resposta da sociedade. Eu ndo acho que tenha
sido uma estratégia, ou uma coisa que a midia quis fazer e teve um plano. Eu acho que ndo foi um plano, eu acho que
esse fendmeno da divulgacdo desse trabalho que a gente esta fazendo da polilaminina aconteceu, e iSso encontrou uma
resposta na sociedade que é surpreendente para todos, inclusive para mim. Entdo, eu ndo imaginava que eu seria uma
musa, de nenhuma forma, ha muito pouco tempo. (Risos.)

Mas, de algumaforma, isso reverberou, encontrou um acol himento nas pessoas, uma vontade de falar sobre isso. Eu acho
guetem aver com o fato de as doencas raras serem mais raras. Quando a pessoando conhece alguém, ndo faz partedavida
dela, daredidade dela... Mas alesdo medular € mais comum e acontece para muitas pessoas, e € muito dramético, porque
geralmente acomete pessoas muito jovens com efeitos muito rgpidos. Entdo, aquela pessoa que num dia tinha uma vida
normal, tinha tudo, n&o tinha nenhuma restri¢do, de um dia para o outro, perde tudo e tem que construir uma vida nova.
Ent&o, isso € uma coisa que eu acho que assusta muito as pessoas porque pode acontecer com qual quer um. Entado, eu acho
gue € por esse motivo que isso chamatanta atencéo e desperta tanto o interesse da soci edade como a gente tem observado,
como eu tenho observado agora. Essa é a minha interpretagdo do que esté acontecendo. Eu ndo sel necessariamente se é
iSSO mesmo, mas, enfim, é 0 que eu imagino.

O queeu queriafalar etentar dialogar mais diretamente €, primeiro, com relacdo a questao que a Andreialevantou de que
0 Uso compassivo é uma oportunidade de excepcionalidade. Entéo, existe, vamos dizer assim, um sistema em que agente
tem novos medicamentos que precisam ser testados e que estdo submetidos a regras regulatérias. Mas, ab mesmo tempo,
existe uma preméncia, uma urgéncia das pessoas que precisam e que tém o desgjo de fazer uso desses medicamentos, e
essas duas coisas se conflitam.

Mas existe um processo. Eu ndo concordo com a construgdo da frase de que precisa ser seguido. Eu acho que existe um
processo que costuma ser seguido e quetem justificativas. Mas, se ele preci sanecessariamente ser seguido daformacomo
sempre o foi, paramim, é uma questdo que ndo é necessariamente verdadeira. Eu acho que a gente pode mudar as coisas,
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sempre se pode mudar desde que a gente, de uma forma responsavel e aberta, questione coisas que sempre foram feitas
de umamaneira. Eu acho que elas podem deixar de ser feitas dessa maneira e passarem a ser feitas de outra.

Mas eu acho que, independentemente disso, existe essa quest&o daexcepcionalidade. Ento, eu acho que o uso compassivo
€ uma oportunidade de se avaliar as questdes de uma forma excepcional. Quer dizer, existe um processo, a gente pode
tentar mudar isso deumamaneira. 1sso € maislento, mas existe também uma oportunidade de se trazer aexcepcionalidade,
porque existem casos em que isso €é gritante. Ent8o, no caso que a Aline trouxe, é ébvio que alguém tinha que ver que
aquela erauma situagéo excepcional, entendeu? Alguém tinha que poder identificar essa situagdo excepcional e agir para
gue a resposta fosse dada de uma forma mais rdpida, porque isso teria um impacto imenso no resultado. Entdo, eu acho
gue agente precisater anocdo de que é fundamental ter janelas de excepcionalidade, e 0 uso compassivo eu acredito que
seja uma dessas janel as, eu acho que ele precisa continuar existindo.

Eu acho que talvez a RDC 38, que existe hoje, foi uma abertura grande. Ela € uma abertura muito grande, mas talvez
precise ser rediscutida, e esta reunido seja uma oportunidade de a gente colocar isso em questdo. Eu acho que a gente
pode... A gente, ndo; a nossa sociedade pode melhorar, e eu acho que € uma coisa que € importante.

Ai eu vou passar para o caso especifico da polilaminina. A RDC, como ela existe hoje, traz a oportunidade da
excepcionaidade. E ndo existe na RDC uma restri¢do especifica. Ela ndo traz, no seu texto, uma restricdo de que 0 uso
Compassivo precise seguir critérios de inclusdo de um estudo clinico. A RDC diz que um novo medicamento, que esta
em teste, podera ser usado em pacientes fora do estudo clinico. Entdo, ndo existe nenhuma obrigatoriedade para que se
sigam os critérios de inclusdo do estudo clinico em quest@o. Eu acho que, no caso especifico da polilaminina, isso tem
sido colocado, quer dizer, a Anvisa passou a exigir que sgjam seguidos critérios de inclusdo, sendo que a RDC néo diz
isso. Entdo, € um critério que foi colocado agora e que eu acho que, no caso especifico, ndo sejustifica, porque isso esta
restringindo o acesso, restringindo de uma forma que néo tem, eu acho, nenhuma justificativa. Eu acho que isso pode ser
mais discutido, mas eu acho que ndo existe razéo para se impor uma restricdo sem que haja um motivo paraisso. Entéo,
no caso especifico, éisso.

Agora, se agente abrir maisajanela, sair do caso especifico dapolilaminina - e ai tentando dialogar um pouco com afala
da Adriana -, o que eu percebo, nafaada Adriana, € uma confianga imensa na capacidade, na devogéo e na entrega dos
médicos, cientistas, especialistas e todo mundo que esta envolvido nesse processo e que tem o conhecimento. Eu acho
gue isso é uma coisa muito bonita de se ver e admiravel, mas uma coisa que eu queria colocar € o seguinte: os médicos,
os especialistas, os cientistas ndo tém as respostas. Entdo, seria muito bom se a gente tivesse um médico, um cientista que
pudesse dizer "Isso aqui € certo, isso é errado, isso é verdade, isso é mentira', mas ndo temisso. A gentetem que lidar com
o fato de que quase ninguém sabe quase nada. Essa é a realidade, entende? Ent&o, a gente ndo pode se esconder atras...
"A gente", que eu quero dizer assim, agora estou falando com o chapéu de cientista... A gente ndo pode se esconder atras
dafalsa expectativa de que a gente sabe a resposta, porque a gente ndo sabe. A gente pode saber um pouquinho mais, mas
a gente ndo sabe de tudo. Essa divida que angustia todo mundo também esta na gente - "na gente", agora estou falando
como cientista. A gente ndo sabe tudo. Seria maravilhoso se a gente soubesse, mas a gente ndo sabe. Entdo, (Falha no
audio.) aduvida esta dentro da pessoa que precisa, esta dentro do legislador, esta dentro do juiz, esta dentro do promotor,
do defensor, do médico e do cientista. Todo mundo tem a ddvida.

Eu acho que essas questfes que envolvem essainterface, nesse choqueentre, vamosdizer assim, aciénciaeaespecialidade,
eavidareal, anecessidade e apreméncia, essas questdes ndo podem ser debati das apenas por especialistas. Essas questdes
tém que ser debatidas por toda a sociedade, tém que ser debatidas por todo mundo. E a gente tem - eu acho - que criar
esses espagos de debate, porque, em primeiro lugar, também, enquanto cientista ou enquanto médico, a gente pode dar
mais, sim, a gente pode explicar melhor, a gente pode compartilhar muito mais o conhecimento com a sociedade do que
a gente normalmente faz.

Entdo, assim, a gente pode, sim, e a sociedade tem que cobrar isso, porque ndo adianta dizer assim: "Ah, ndo, vamos
ver o que o fulano disse, 0 que o sicrano disse". Infelizmente ndo sdo oraculos, sBo pessoas que tém um conhecimento
um pouco mais profundo, mas que ndo tém o poder de decidir, porque elas ndo tém o conhecimento da verdade. Entéo,
essa verdade, a qual nenhum de nés tem acesso, surge do embate entre 0 pensamento e o sentimento talvez de todos, e a
gente tem que assumir isso, sabe? A sociedade tem que debater, sim, a gente tem que ter espacos, comissdes e comités
gue tragam pessoas que tém os problemas, que tém as dificuldades, com pessoas que sdo especialistas, com pessoas que
buscam solugdes, com politicos, com juizes, com advogados, todos juntos, para que a gente chegue a posicionamentos
mais proximos do que seriando sel se averdade, mas a uma melhor solugéo.

Ent&o, assim, ndo acho que a gente precise necessariamente continuar fazendo as coisas do jeito que sempre fez. Eu acho
gue a gente pode mudar tudo - ndo necessariamente tudo, mas pode mudar muita coisa. E uma das coisas que eu acho
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gue é muito importante que a gente melhore é abrir mais 0 acesso da sociedade ao conhecimento que existe tanto no
meio médico quanto no meio cientifico. E a sociedade tem que cobrar mais, porque, assim, todo mundo tem o direito
de entender, e a gente pode explicar muito mais. A gente, como cientista, pode explicar muito mais. E a verdade ou o
melhor posicionamento eu acho que vai surgir dessa convivéncia, desse debate entre toda a sociedade, porque s os seres
humanos podem resolver essas questdes, s6 a competéncia coletiva dos seres humanos é que pode chegar a uma solugdo
gue ndo vai ser perfeita, mas que vai ser amelhor que a gente pode dar.

Entdo, essa que é a minha opinido sobre a discussdo geral.
Obrigada.

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da ResisténciaDemocrética/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Tatiana, superobrigada por ter nos ouvido com tanta aten¢do, cada um dos convidados, e até por refazer 0 seu roteiro
aqui. Obrigada muito pela sua participacéo.

E agora eu quero passar a palavra também para a Dra. Mayana Zatz, que é Professora e Pesquisadora da USP, nossa
parceira de longa data.

Mayana, vocé esta com a palavra.

A SRA. MAYANA ZATZ (Para expor. Por videoconferéncia.) - S6 um segundo, porque eu quero abrir o video aqui.
(Pausa.)

Pronto, vocés estdo me vendo?

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democratica/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Néo.

A SRA. MAYANA ZATZ (Por videoconferéncia.) - N&o?!
Espere um pouco. (Pausa.)

E agora?

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da ResisténciaDemocrética/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Agorasim.

A SRA.MAYANA ZATZ (Por videoconferéncia.) - Bom, primeiro eu queriate agradecer muito pelainiciativae aquem
esta participando. Acho fundamental essa discuss&o.

Eu queria aproveitar a presenca do Claudiosvan e da Meiruze, que também acompanharam as nossas pesquisas e tém
nos ajudado muito.

Bom, eu vou falar como cientista que trabalha com duas - varias doengas -, mas duas delas que sdo certamente letais:
a primeira sdo pacientes que tém tumores cerebrais - e que ndo tém alternativa terapéutica - que sdo 100% letais; e 0
outro grupo de doengas sd0 as distrofias musculares, a forma de Duchenne, que também é uma doenca degenerativa sem
alternativa comprovada

E se falou aqui de janela terapéutica e de seguranca. Entdo, eu queria s6 dar um exemplo com o virus da zika. N6s
descobrimos que o virus da zika pode ser um aliado muito importante para destruir tumores cerebrais. NGs estamos
trabalhando nisso e tivemos uma experiéncia, ha cerca de dois anos, de uma crianga que estava morrendo, ja estava em
coma, e o pai entrou com 0 mandado de seguranca, pedindo para a gente injetar o virus da zika nessa crianca. Ela estava
jdem coma. Eles conseguiram uma jurisprudéncia, nds injetamos a primeira vez, e o protocol o pedia para a gente injetar
trés vezes, mas ndo foi permitido que elativesse a segunda e terceira injegdes e, infelizmente, essameninafoi a 6bito.

Entdo, nés estamos falando de tratamentos que ainda ndo sdo aprovados clinicamente, mas ja sdo aprovados
cientificamente em model os animais.

O outro exemplo é a distrofia de Duchenne, para a qual ja tem um tratamento que foi aprovado pela FDA e que,
infelizmente, ndo esta dando bons resultados, e custa a bagatela de US$3 milhdes por crianga. Entéo, ndo tem paciente
gue consiga pagar e nem servico de SUS que consiga pagar esses valores.

Entdo, o que eu queria defender agui € que se pudesse dar mais crédito a pesquisas que talvez ainda ndo estejam
regulamentadas, mas que o paciente... Sdo doengas certamente |l etai's, para as quais ndo existe alternativaterapéutica. E eu
acho que agente deveria... Entdo, nesse sentido, o que eu defendo é que se dé mais autonomiaao paciente, maisautonomia
aos pais quando é o caso de uma crianca.
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Ent&o, eu vi que saiu recentemente umaportaria, umalei nova, que sechamaDAV, que setraduz por Diretivas Antecipadas
de Vontade. Esse documento assegura ao paciente a realizagdo de seus desejos previamente manifestados por escrito, o
que valoriza o principio da autonomia da vontade. Entéo, eu acho que € umalei extremamente importante, mas eu acho
gue ela poderia ser expandida, no sentido de dar mais autonomia a um paciente, mais autonomia aos pais quando néo
tém alternativa, e com celeridade.

Entdo, a gente sabe, por exemplo, que tumores cerebrais avangam de uma maneira muito rdpida, e o paciente ndo tem
tempo de esperar. Eu acho que ele deveriater autonomiade poder dizer: "Nao, eu quero fazer um tratamento experimental.
Eu ndo quero morrer em vao; eu sei com certeza que eu vou morrer, mas eu ndo quero morrer em vao."

Da mesma maneira, por exemplo, o uso do zika. Eu acho que a Anvisa tem uma preocupagdo muito importante com
seguranca - e eu concordo que isso € extremamente importante -, mas vamos dar o exemplo do zika virus: milhares e
milhares de pessoas foram infectadas no Nordeste durante a pandemia, e a gente sabe que o zika virus - muito diferente
da covid - ndo causa nada, a ndo ser em mulheres gravidas. Entéo, eu acho que isso teria que ser levado em consideracdo
parater uma celeridade na aprovagao de novos protocol os.

Ent&o, éisso que eu queriadefender - eu ndo vou passar dos meus dez minutos -, mas o que eu realmente acho importante
€queessale possaser expandida, dando mais autonomia ao paciente, principa mente quando vocé tem umadoenca letal,
irreversivel: vocé tem uma curta janela de oportunidade, e onde ndo tem tratamento alternativo.

Ent&o, era esse 0 meu recado, e muitissimo obrigada de novo.

A SRA. PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democratica/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- O, Mayana, muito obrigada pela sua participacéo. VVocé é incrivel!

Eu vou passar... (Pausa.)

Eu vou passar a palavra agora para o Dr. Alcindo Cerci Neto, que é Conselheiro Federal, pelo Estado do Parand, do
Conselho Federa de Medicina.

O SR. ALCINDO CERCI NETO (Paraexpor. Por videoconferéncia.) - Boatarde. Estdo me escutando?

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democratica/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Estamos. Parece que estd bom o som.

O SR. ALCINDO CERCI NETO (Por videoconferéncia.) - Estd bom o som?

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da ResisténciaDemocrética/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Esta bom.

O SR. ALCINDO CERCI NETO (Por videoconferéncia.) - Esta bom, entéo.
Primeiro, eu queriadizer que € um prazer poder estar aqui e contribuir de algumaforma.

(Intervencgéo fora do microfone.)
O SR. ALCINDO CERCI NETO (Por videoconferéncia.) - Agradego o convite... Oi? (Pausa.)

Agradeco o convite da SenadoraMara Gabrilli, do Senador Fl&avio Arnstambém. E eu tinha preparado uma apresentacéo,
mas num direcionamento um pouco diferente das falas anteriores, entdo eu ndo vou apresentar o que a gente tinha
preparado, que era uma quest&o exclusivamente sobre tratamento compassivo - hossa visdo de tratamento compassivo -,
€ Vvou seguir o que eu ouvi aqui nas falas anteriores, nas Ultimas duas que eu pude acompanhar, ja me descul pando por
ndo estar aqui desde o inicio, mas eu estava em deslocamento e ndo consegui chegar atempo para poder entrar antes. Mas
0 Conselho Federal de Medicina sempre esta a disposi¢do para contribuir - sempre! -, sempre quando é chamado.

Eu queriainiciar minhafaadizendo, naverdade, por que nds estamos aqui, 0 Conselho Federal de Medicina. O conselho,
como todos sabem, ele € um 6rgdo, uma autarquia federal especial, que disciplina o trabalho de aproximadamente 660
mil médicos que nds temos no pais, incluindo a questdo da prescri¢do médica - do que se pode prescrever, do que ndo
se pode prescrever, dos parametros prescritivos -, e ele disciplina, entdo, e normatiza essas condutas médicas, inclusive
questdes associadas a compassividade ou tratamento compassivo.

E como que a gente faz a nossa atuagéo? Elatem dois pilares muito importantes que se subdividem. O primeiro pilar € a

ciéncia, e eu acho que o método cientifico é importante. O método cientifico € importante, justamente porque ele precisa
dividir o que é emocdo do que é razdo, principamente na escolha de terapias. E o paciente, embora tenha autonomia
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plena - e nés buscamos isso -, nem sempre domina a parte cientifica. Entéo a gente precisa ser cuidadoso em relacéo as
informacfes que a gente passa para pacientes, no que eles acreditam e no que eles buscam.

E 0 método cientifico se coloca como algo rigoroso, justamente para que a gente possa, de alguma forma, separar um
pouco o que tem em termos de razéo e razoabilidade de termos de emoco. E € claro que as coisas se misturam, e a gente
precisa lidar com isso, mas € importante que o método cientifico sgja respeitado e aplicado de forma adequada com -
claro - certos limites.

E agente jateve um histérico prévio na sociedade internacional de algumas questdes, inclusive envolvendo médicos, que
foram feitas em prol do desenvolvimento da ciéncia sem se observar 0 método cientifico e que mancham a histéria da
humanidade, que eu ndo vou citar aqui para os senhores, porque ndo € o caso, mas agente precisa ser cuidadoso. Eu, aqui,
de nenhuma maneira, estou individualizando esta fala; estou falando de maneira mais genérica.

Em segundo plano, além do pilar cientifico, nds temos o pilar bioético. O nosso pilar bioético é muito importante e acaba,
de alguma maneira, gerando um pouco de conflito, inclusive com o método cientifico. Vivemos isso na pandemia, por
exemplo, quando se discutiu bastante, no tratamento da covid, a questdo de dois termos bioéticos muito significativos,
gue sdo o principio da beneficéncia e o principio da ndo maleficéncia

Para quem ndo conhece esses termos, o principio da beneficéncia diz que o médico deve fazer ao seu paciente algo que
Ihe cause 0 bem; e 0 da ndo maleficéncia diz que o médico, a despeito de um seu entendimento no qual ele ndo sabe nada
ou sabe muito pouco e de que a morte é uma consequéncia natural da vida, ndo deve fazer tratamentos que prolonguem
amorte e que ndo tragam reais beneficios para a vida, evitando-se, assim, o sofrimento e entendendo que a regulagéo da
morte é algo natural, € algo que vem; e a gente também trabal ha bastante com esse principio em relacdo aos tratamentos
definal devida

Inclusive, as diretivas antecipadas de vida foram uma iniciativa do préprio Conselho Federal de Medicina, no qual a
gente respeita um outro pilar bioético muito importante, que é a autonomia do paciente, além do principio da justica. A
autonomia do paciente € extremamente importante e cara para nés médicos e para 0 Conselho Federal de Medicina.

Entdo vejam que nds temos principios aqui que acabam, de alguma maneira, se conflitando com a questéo do tratamento
compassivo, que sdo: aceitar aterminalidade da vida e, a0 mesmo tempo, incluir na pratica médica os principios de ndo
mal eficénciae de beneficéncia. Inclusive, o tratamento paliativo, o tratamento definal devida, € extremamenteimportante
e hojefaz parte, inclusive, do Sistema Unico de Satide, como uma politica prioritaria dentro dele.

E onde é que entra o tratamento compassivo?

Eu peco ai que vocés vejam o meu tempo, porque eu sou meio atrapalhado com o tempo, ta? Eu acho que sdo dez minutos
gue eu tenho - éisso, né? (Pausa.)

Dez minutos. T&

Entao, 0 que € 0 Nosso conceito de tratamento compassivo? E quando aquel e paciente especial, ou sgja, aguel e paciente que
nado tem alternativa do seu tratamento vai usar uma terapéutica de caréter excepciona em um progndstico extremamente
grave, mas sabendo-se que aquel e tratamento ndo causamal, que ndo interfere no principio da maleficéncia.

Entdo, ndo é qualquer medicamento que se define como tratamento compassivo; tem que ter alguns principios e tem
gue ter uma razoabilidade técnica nos seus principios. N&o é so falar que casca de laranja faz bem para melanoma
gue vamos utilizar casca de laranja. Tem que ter uma razoabilidade clinica que se aplique aquele tratamento, em que,
embora a evidéncia cientifica dele ainda ndo seja conhecida, o paciente tem essas quatro questdes clinicas associadas. a
excepcionalidade, arazoabilidade clinica, aausénciade outros tratamentos, o principio dando maleficéncia sendo seguido
e um prognastico extremamente grave.

Eu ndo vou entrar em detal hes, mas agente precisadiferenciar o que € um uso compassivo, 0 que é um uso de medicamento
ou de terapia em pesquisa clinica regulada e o que é um uso off-label de um medicamento que ja existe. Sao trés coisas
diferentes que, as vezes, a gente confunde com tratamento compassivo.

Medicamento off-label que ja existe, como, por exemplo, a hidroxicloroquina, que foi utilizada para a covid - ndo estou
entrando no mérito de se € bom ou ruim -, isso é um tratamento off-label. Se o paciente é grave e vocé utiliza, como foi
utilizado 14 no comego, a colchicina, que ndo tem razoabilidade clinica nenhuma para tratar, isso seria um tratamento
compassivo, porgue nao preenche o critério do medicamento aprovado especificamente, para um uso clinico especifico.
Ent&o, existem diferencas em relacdo a essas questfes que a gente levanta.

Mas vejam: um problema gque nds temos e sobre o qual a sociedade, defato, precisarefletir é até aonde agente quer chegar
parater uma evidénciacientifica, e eu explico o porqué. Existem restricdes éticas muito importantes, ndo € umarestricao
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ética do CFM, é uma restricdo ética internacional, para alguns tipos de estudo. Entéo, de fato, quando nds temos uma
terapia que ja € boa, é dificil a gente fazer estudos clinicos com...

Ja? Meu Deus! Estd bom.
E dificil a gente fazer terapias clinicas com determinado medicamento.

Entéo, o que eu quero dizer com isso? E que nem sempre nGs vamos ter evidéncia clinica - é verdade -, nem sempre a
gente vai ter o maior e mais aceitavel grau possivel de evidéncia. A questdo & nds vamos permitir que, Nesses casos,
pacientes, utilizando a sua autonomia, submetam-se aum tratamento de que ainda a gente ndo sabe o efeito, sob aégide de
ser compassivo, sem saber o resultado futuro que vai ter para esse paciente? Sem saber se vai causar dor ou sofrimento?
Ou seval, defato, evitar umavida... ou diminuir uma deficiéncia?

Isso, de fato, é algo com que eu concordo. Eu ndo concordei com tudo o que a Profa. Tatiana falou, masisto &, de fato,
algo que a gente precisa discutir: até que ponto nos, sociedade, queremos ir nessa questdo de tratamentos de que nds ndo
temos evidéncia clinica, cientifica, em que a gente ainda ndo sabe 0 que vai acontecer.

Claro que autonomia € importante, autonomia respeita-se, podemos antecipar a autonomia de vontade do paciente de
querer se submeter ou nd0, Mas isso tem que ser um processo regulado e cuidadoso, porque sendo a gente pode cometer
0S Mesmos erros que nds cometemos no passado com algumas terapias que nds utilizamos e que acabaram, inclusive,
gerando danos para descendentes de pacientes, terapias de DNA, terapias avancadas. Entdo, a sociedade precisa, de fato,
discutir isso.

Eu ndo tenho mais tempo para falar. Eu tinha mais coisa aqui, mas eu fico a disposi¢cdo depois para debates, para me
manter dentro do tempo, e peco desculpa se eu desviei, mas eu estava pensando em outra questdo, mais de definicdo, e,
guando ouvi asfalas, eu acabel direcionando para esse tipo de debate.

Muito obrigado.

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democratica/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Dr. Alcindo, muito obrigada pela sua participagéo, pel os seus questionamentos.

Eu quero passar mais perguntas que vém chegando do e-Cidadania. Vou aproveitar a Dra. Meiruze e o Dr. Claudiosvam.
Quem sabe eles também nos ajudem a responder?

A Loize, do Mato Grosso, pergunta assim: "Quais evidéncias minimas devem ser exigidas para liberar uma terapia
experimental ?7".

O Eduardo, de Rondénia, pergunta: "Quais mudancas podem ampliar 0 uso compassivo sem comprometer critérios
cientificos e éticos?".

A Renata, do Distrito Federal, pergunta: "Desigualdades regionais ndo [...] [poderiam] impedir acesso a terapias
experimentais para pacientes terminais’. Ela esta considerando que as desigualdades regionais impedem, sim, 0 acesso
aterapias.

E eu tenho uma colecéo de perguntas, principal mente de Sdo Paulo, sobre a sindrome do nariz vazio, porque pessoas com
essa sindrome estéo participando dessa audiéncia.

Eu quero passar agora a palavra. Convido a Dra. Meiruze Sousa Freitas, que é Coordenadora da Instancia Nacional de
Etica em Pesquisa do Ministério da Sallde, para apresentar suas consideracdes.

Vocé esta com apaavra, Dra. Meiruze.

A SRA. MEIRUZE SOUSA FREITAS (Para expor. Por videoconferéncia.) - Obrigada, Senadora Mara Gabrilli, € um
prazer revé-la.

A SRA. PRESIDENTE (Mara Gabrilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSD - SP) - E um prazer.

A SRA. MEIRUZE SOUSA FREITAS (Por videoconferéncia.) - Por muito, estivemos discutindo e acompanhando ai
a superacdo do Brasil na pandemia de covid-19, a essa época na cadeira como Diretora da Anvisa, e € uma honra estar
aqui hoje, nesta audiéncialiderada pela senhora.

Na sua pessoa, eu cumprimento todos os Parlamentares, cumprimento os representantes dos pacientes, cumprimento as
pesquisadoras e os demais debatedores.

Quero dizer da relevancia desse painel e dessas discussfes, que vai muito além; de movimentar todo 0 nosso apelo,
especialmente os profissionals de salde, que atuam, nas suas diferentes vertentes, em prol davida, em prol da protecdo
dos participantes de pesquisa, em prol da protecdo dos pacientes.
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Acho que é merecido fazer um pequeno recorte da aprovagdo no Brasil daLe 14.874, exatamente de maio de 2024, que
institui ali a nossa primeiralei, no ordenamento juridico brasileiro, para pesguisas com seres humanos. Entre elas, hd as
pesquisas clinicas, consideradas um avango do ponto de vista da seguranca juridica do Brasil, na &rea de pesquisas.

Quero chamar a atencdo sobre a regulamentagdo, sobre um decreto presidencial dessa lei, o Decreto 12.651, de outubro
de 2025, um decreto editado pela Presidéncia da Republica do Brasil, regulamentando a Lel 14.874. Com isso, com a
regulamentagdo da lei, institui-se no Brasil o Sistema Nacional de Etica em Pesquisa, composto pela I nstancia Nacional
de Etica em Pesquisa e pelas instancias de andlise ética.

A instancia de andlise ética é dada, por esse diploma legal, a competéncia da avaliaggo ética das pesquisas com seres
humanos, especialmente com autonomia dada as insténcias nacionais de avaliagdo ética em pesquisa. D& se a Instancia
Nacional de Eticaem Pesquisa (Inaep) acompeténciade documentar, de fiscalizar, de acreditar e de credenciar os comités
de éticano Brasil e também apoiar na sua capacitacio. Lembro ai da responsabilidade dessa Instancia Nacional de Etica
em Pesguisa, enquanto ditar as diretrizes para a conducgéo de pesquisas com seres humanos no Brasil, fazendo o recorte da
€tica, especia mente da bioética, com as competéncias complementares, especia mente dos ensaios clinicos que envolvem
novastecnol ogias de salide e destacadamente medi camentos ou dispositivos médicos, com aautoridade sanitariado Brasil,
aAnvisa

Ent&o, fazendo esserecorte, €importante também circundar quetanto alL el 14.874 como o préprio decreto sefundamentam
em principios da protegéo, especialmente na condugéo de pesquisas no Brasil e também nos principios bioéticos aqui ja
citados, acrescidos do principio dajustica, do consentimento livre esclarecido e especiamente o da avaliacdo beneficio-
risco para participar de uma pesquisa.

Nesse contexto, 0 uso compassivo vem no bojo de produtos que estariam realizando pesquisas com seres humanos no
Brasil, especialmente pesquisas clinicas. Um dos principios basilares para a conducdo e para a utilizagdo de produtos em
seres humanos é vocé conhecer e garantir - especialmente antesdeiniciar asfasesclinicas 1, 2 e 3 - o maior conhecimento
possivel desse produto quanto as avaliagdes pré-clinicas e ndo clinicas, garantindo ali um perfil de seguranca a partir de
estudos em model os ndo humanos, em animais, em outros model os que hoje ja sdo muito comuns, utilizando ferramentas
de organoides, ferramentas de inteligéncia artificial, para que se possa avancar para estudos em humanos.

E sabido por todos que, na primeira fase, basicamente, vocé vai avaliar o perfil de seguranca desses produtos. Em muitas
situagdes, quando a gente se depara com produtos em que se tem questdes caracteristicas da doenca, especialmente
relacionadas a vazi 0s terapéuticos e a riscos também rel acionados a esse produto, seja de toxicidade, como, por exemplo,
os medicamentos citotdxicos e 0s genotoxicos, que sdo muito mais comuns e utilizados na oncologia, por vezes, esses
primeiros estudos, que inicialmente seriam utilizados em participantes vol untérios sadios, migram para participantes com
a doenca. Nesse sentido, o préprio Decreto 12.651, que regulamenta a lei, traz como uma diretiva de prioridade para o
Sistema Nacional de Etica em Pesquisa a avaliacdo de pesquisas de forma prioritaria, no ambito ético, de pesquisas, por
exemplo, para esses vazios terapéuticos que nds temos, incluindo as doencgas raras ou as doencas de alta mortalidade -
altamorbidade -, em que vocé normal mente ndo tem outra proposta terapéutica para aliviar as dores ou mesmo melhorar
a qualidade de vida dos pacientes e até a remissdo da doenca.

Essas consideracfes estdo também atreladas a esses principios bioéticos. Ainda que o paciente tenha o direito, na sua
autonomia, de estabel ecer ali 0 seu consentimento paraexposi ¢ao a produtos, esses principios devem ser balizados sempre
com os dados cientificos que balizam a utilizacdo desse produto - ainda experimental - nas pessoas. Nao perpassa s pelo
direito da pessoade se disponibilizar aparticipar do estudo ou até mesmo de utilizar o produto de forma consentida. Entao,
esse basilar da bioética vem no sentido exatamente de proteger o participante de pesquisa.

Ent&o, em que pese ainstancianacional de éticaem pesquisando atuar nas diretrizes do uso compassivo, apremissabasica
da protecdo - da protecdo ao participante - € o conhecimento cientifico suficiente para que, no caso do médico, ele va
utiliz&lo para 0 uso compassivo, e ele parta de principios cientificos bem estabel ecidos e conhecidos para a utilizagéo
da terapia como uso compassivo.

Soma-seaisso - além daavaliagéo beneficio-risco, daquestdo dando maleficéncia, dabeneficéncia, do principio dajustica
- anecessidade de dar ao paciente atotal informac&o, a clareza, a transparéncia da condicéo daguele produto, no &mbito
do conhecimento cientifico até ent&o, sobre a sua utilizagdo. E muito importante que essainformago sejaclarae que essa
informag&o ndo seja omitida, mas ela tem que estar sustentada nas melhores evidéncias cientificas disponiveis.

Entdo, por vezes, especialmente os médicos adotam estratégia como estratégia para salvar vidas. Ndo ha outra
alternativa terapéutica, e 0 médico usa essa estratégia baseado também num consenso - num consenso, normalmente, de
um comité médico, que apoiatambém autilizacgo do uso compassivo, sempre esteado naciéncia, naprotegdo, naavaliacdo
beneficio-risco e na possibilidade de fazer-se intervencdo com os riscos inerentes a um produto experimental .
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No Brasil, nds precisamos realmente avangar ainda mais neste debate, trazer mais clareza, trazer a sociedade, encurtar
etapas, mas sempre encurtar dentro do principio da seguranca.

E um prazer estar agqui. Eu me coloco adisposicéo e ficarei aqui para o debate, de forma que a gente ganhe tempo e possa
seguir neste debate publico.

Muito obrigada, Senadora.

A SRA. PRESIDENTE (MaraGabirilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democratica/PSD - SP. Por videoconferéncia.)
- Obrigada, Dra. Meiruze. Saiba que a gente estava até comentando na nossa equipe que foi inesquecivel a sualutapela
vacina durante o covid. Guardo no coracdo todo 0 seu empenho e estou muito feliz por vocé estar aqui hoje.

Agora eu passo a palavra ao Claudiosvam Martins Alves de Sousa, que é Coordenador de Pesguisa Clinica em
M edicamentos e Produtos Biol 6gicos da Anvisa.

Claudiosvam - os Ultimos, muito importantes -, vocé estd com a palavra.

O SR. CLAUDIOSVAM MARTINS ALVES DE SOUSA (Para expor. Por videoconferéncia.) - Muito obrigado,
Senadora Mara Gabrilli.

Muito obrigado pelo convite, agradecimento que estendo a todos os signatarios desta audiéncia tao relevante, téo
importante. E uma honra, € um prazer estar aqui discutindo - e desde ja cumprimento todos os debatedores - um tema
t8o relevante, t&o importante.

E aquele velho jarg&o: o bom de ser o tltimo é que ja se falou quase tudo, ent3o a gente fica s6 com algum arremate.

Bom, nods estamos falando aqui, na verdade, de formas de acesso a medicamentos, de acesso a tratamentos. 1sso para
chegar a origem do uso compassivo, do acesso expandido, do fornecimento pos-estudo. Entdo, no mundo inteiro, tem
alguns mecanismos de excepcionalidade para acesso a tratamentos. E de onde surge isso?

A nossalei de 1976, a Lei 6.360, que é a da vigilancia sanitaria de produtos, e também a Lei 5.991, de 1973, dizem o
seguinte; nenhum produto pode ser industrializado, exposto a venda ou fornecido ao consumo sem antester 0 seu registro
pelo Ministério da Salide. Entdo, o produto so podera ser de fato consumido, entregue - 0 medicamento, o tratamento -,
setiver o registro. Isso é o geral que dizem as Leis 6.360 e 5.991.

Bom, quais s&0 0s outros mecanismos para acesso quando ndo se tem o registro?

A gente pode ver, observar, por exemplo, resgatar aqui uma discussdo que o préprio STF fez recentemente sobre o Tema
500. E ai, sob a égide publica, o STF falou: o Estado ndo é obrigado a fornecer um medicamento que ndo tenha registro,
exceto em algumas condi ¢des muito especificas, quando ja se tem o pedido de registro submetido a Anvisa e, por alguma
razdo, ainda ndo houve uma manifestacéo, pelo menos no prazo em que se esperava, ou em situagdes muito especificas
também, se ndo ha alternativa terapéutica, o que vai um pouco, muito semelhante, aos critérios do uso compassivo.

Entdo, primeiro, alei geral diz que ndo pode ter registro. Ai, para se ter, para se acessar esses tratamentos que ndo tém
registro, nds temos, por exemplo, a importacdo para uso pessoal, que se da a partir de uma prescricio médica. E um
produto que qualquer paciente, qualquer cidaddo, com a sua prescricdo médica, pode importar. Obviamente ndo pode
vender, revender, porque isso configura crime.

E ai temosaindaosprogramasassistenciais. E quai s s80 0s programas assi stenciai s? O uso compassivo, 0 acesso expandido
e o fornecimento pés-estudo. Eu vou comegar de tras para a frente, porque a Meiruze j4 fez ai uma explanagéo sobre a
Lei 14.874. Embora o fornecimento de acesso pos-estudo, alids, 0 acesso pos-estudo seja algo ja regulamentado ha muito
tempo, aLel 14.874 trouxe alguns pilares, reorganizou, criou critérios novos, enfim. Mas de formageral, o que é 0 acesso
pés-estudo? E o seguinte: aquele paciente que participou de uma pesquisa clinica, de um ensaio clinico, tem o direito,
ou o patrocinador, a empresa que esta realizando aquel e estudo tem a obrigac&o de continuar fornecendo aquele produto,
aquele medicamento experimental para aquele paciente que participou da pesquisa, obviamente, desde que €ele esteja se
beneficiando, a critério médico. Esse é o fornecimento pds-estudo.

Af vem o uso compassivo. O uso compassivo, como jafoi muito bem dito aqui, pelo préprio nome, que vem de compaixao,
de compassionate, é aquele produto que é doado, e isso é importante ser dito, porque é um programa. Os programas
assistenciais estdo regulamentados pela RDC 38, que é de 2013. J& eram regulamentados desde 1999. Mas se trata de
uma doacdo, entdo tem um ator importante ai, que € o patrocinador, € a empresa detentora daguela tecnologia, daquela
pesquisa. Entdo, o processo seinicia por ai. A empresa precisa concordar em doar. E o fornecimento é gratuito. Bom, o
uso compassivo, também jafoi dito vérias vezes ai que atende um paciente individual, é intransferivel. Aquele paciente
gue estd numa condicdo clinica muito grave, sem aternativa, que ameaca a vida, para que ndo tenha mais aternativa
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terapéutica € o paciente elegivel para 0 uso compassivo e é também um paciente que, por alguma raz&o, ndo conseguiu
ser incluido ou ndo conseguiu entrar numa pesquisa clinica, num estudo clinico.

A pesquisa clinica serd sempre... A prioridade sera sempre a pesquisa clinica, também jafoi dito ai. E eu acho que, nesta
discussdo toda, a gente deve sempre privilegiar isso. A pesquisa clinica tem que ser uma politica de Estado, ndo €? Nos
vimos recentemente muito repercutido na midia aguele caso de uma opgao terapéutica para cancer de pancreas. Isso é
pesquisa clinica. Ent&o, eu acho que a gente tem que reforcar isso e fazer com que a pesquisa clinica seja uma politicade
Estado, que é a melhor forma de acesso a tecnologias inovadoras.

Adgora, aquel e paciente que ndo conseguiu, por algumarazdo, como eu disse, ser incluido numa pesquisa clinica pode ser
elegivel para o uso compassivo, por exemplo, como eu reforcei, desde que o patrocinador concorde em doar o produto.

A diferenca entre 0 uso compassivo e 0 acesso expandido € o tamanho, € o nimero de pessoas que serdo contempladas.
A depender do nimero de pessoas que serdo contempladas, nds entramos com a proporgéo ou a magnitude de risco,
guanto mais pessoas envolvidas que receberdo um produto ainda em investigacdo, para o qual ainda ndo se tem todo um
desenvolvimento clinico completo.

Ent&o, a depender, também... Foi feita uma pergunta sobre evidéncias minimas, enfim, e aresposta é esta: depende muito
da complexidade daguela condi¢&o clinica, da populagdo-alvo, da gravidade, de comorbidades. Ent&o, devem ser levados
em consideragdo esses pontos, esses critérios.

O paciente, para entrar N0 USO COMPassivo, primeiro tem que atender a essa condicéo. Ainda que ndo tenha, na norma,
especificamente falando, que o uso compassivo se refere a dois pacientes, a um paciente, a trés, a dez... N&o tem esse
nimero la. Mas, |ano acesso expandido, que € o outro programaassistencial, vai dizer que o programade acesso expandido,
como diz o proprio nome, € expandido, é o uso de mais pessoas, € 0 uso de um grupo de pessoas. Entdo, quando se
tratar de um uso para um nimero maior de pessoas, que a norma chama de grupo, € preciso que tenham evidéncias mais
robustas. NGs estamos falando de um nimero de pessoas que formem um grupo. Entéo, € preciso que tenham pelo menos
evidéncias obtidas a partir de estudos clinicos de fase 111, sgjam estudos ja concluidos ou estudos em andamento. S&o
essas duas modalidades ou essas duas aternativas que hoje existem para 0 acesso a medicamentos ainda sem registro,
desde que atendam a esses critérios.

Existe um regulamento proprio, que é a RDC 38, de 2013, que comegou a valer apds uma ampla discussdo, a uma
consulta publica, a debates aqui na Anvisa. Essaresolucdo ja entrou de novo em consulta publica, jaforam consolidadas
as contribuictes, mas € algo que ainda ndo fechamos. Enfim, a regulacdo, os regulamentos sdo vivos. Eles tém que
acompanhar a evolugdo, principalmente porque nés estamos falando de inovagdo, de inovacgdo tecnolégica, de novas
opcoes, enfim.

E importante dizer também que, para além de aceitar doar o produto para o uso compassivo - de novo, é sempre apartir dai
gue comega o processo -, 0 patrocinador, aguelaempresa, éresponsavel por acompanhar os pacientesque receberam aquela
droga que ela doou; € responsével por notificar a Anvisa sobre eventos adversos graves, incluindo 6bitos; é responsével
por arcar com 0s custos de eventuais eventos adversos que ocorram, que necessitem de intervencdes, enfim, parareverter,
sefor o caso, esses eventos adversos.

Os médicos também... E ai o regulamento ndo fere a autonomia médica, ndo fere a autonomia do paciente. Muito pelo
contrério, na instrucdo do processo existe um termo de adesdo do paciente, existe um laudo médico. Entdo, o que a
Anvisafaz, e tem isso por competéncia legal, é tentar achar esse equilibrio, como foi muito bem dito pelo Dr. Alcindo,
da razoabilidade, da avaliacdo de risco beneficio. A norma diz que precisa, que 0 processo tem que estar instruido com
evidéncias que subsidiem o uso daquel e produto para aguela condicdo clinica especifica.

Entdo, o que aAnvisafaz € essaavaliagdo, que é técnicatambém, sobre se esses critérios foram atendidos de acordo com
o regulamento. Umavez atendidos, nés liberamos, autorizamos o uso do produto. A empresa, dai em diante, é responsavel
pela logistica de administracéo, de fornecimento, de acompanhamento, enfim, e também por notificar a Anvisa.

Em relagéo ao prazo, no ano passado, nés liberamos, em 2025, cerca de 80 programas de uso compassivo, Com um prazo
meédio que variade 2 a 10 dias, chega a 15 dias, mas nunca mais que isso, e também liberamos ai quase 80 pedidos de
fornecimento pés-estudo.

Entdo, muito obrigado mais umavez, Senadora.

E eu sigo aqui a disposi¢ao para quaisguer dividas.

Muito obrigado.

A SRA.PRESIDENTE (MaraGabrilli. Bloco Parlamentar da Resisténcia Democrética/PSD - SP. Por videoconferéncia.)

- Obrigada a vocé, Claudiosvam. Muito obrigada pela explanacdo. Acho que trouxe muita luz aqui para 0 nosso debate o
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Claudiosvam Martins Alves de Sousa, que é Coordenador de Pesquisa Clinica em Medicamentos e Produtos Biol 6gicos
daAnvisa

Eu quero agradecer a todos vocés por essa tarde téo elucidadora, cheia de questdes, de dividas, de observagdes. Tudo
iSS0 a gente val juntando para ter um caminho mais sedimentado, mais seguro e de conhecimento de todos nés. Entéo,
eu quero agradecer a participacdo de todos.

Alguém tem alguma coisa ainda afalar? (Pausa.)

Ent&o, nada mais havendo atratar, declaro encerrada a presente reuni&o.
Muito obrigada a todos.

(Iniciada as 14 horas e 10 minutos, a reunido € encerrada as 16 horas e 19 minutos.)
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