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SENADO FEDERAL

SECRETARIA-GERAL DA MESA
SECRETARIA DE REGISTRO E REDACAO PARLAMENTAR

REUNIAO
27/11/2018 - 422 - Comissao de Assuntos Sociais

A SRA. PRESIDENTE (Marta Suplicy. Bloco MaioriadMDB - SP) - Havendo nimero regimental, declaro aberta a 422
Reuni&o, Extraordinaria, daComissdo de Assuntos Sociais da4? Sessdo L egislativa Ordin&riada55% L egislaturado Senado
Federal.

A presente reunido destina-se a realiza¢do de audiéncia publica para debater formas de melhorar a qualidade de vida de
pessoas com distrofia muscular de Duchenne, em atendimento ao Requerimento n° 25, de 2018, da CAS, de iniciativa
da Senadora Maria do Carmo Alves.

Informo que esta audiéncia publica € interativa. As pessoas com interesse em participar com comentarios ou perguntas
podem fazé-lo por meio do portal e-Cidadania: www.senado.leg.br/ecidadania, e também podem participar através do
Ald Senado, telefone 0800-612211.

Convido paracompor aMesanossasilustres oradoras: Jaqueline SilvaMisael, servidoradaCoordenacgo-Geral de Atencéo
Especiaizada do Ministério da Saide. Muito bem-vindal

Maria Cecilia Jorge Branco Martiniano de Oliveira, Presidente da Associacdo dos Familiares, Amigos e Portadores de
Doengas Graves. Bem-vindal

Maria ClaraMigowski Pinto Barbosa, Fundadora e Presidente da Associagdo Carioca de Distrofia Muscular. Bem-vindal
AnaLciaLanger, Médica e Presidente da Alianga Distrofia Brasil. Muito bem-vindal

A SenadoraMariado Carmo Alves, que apresentou esta audiéncia, teve umaindisponibilidade de caréater pessoal, familiar
e ndo poderd estar presente. Nés seremos também aqui substituidas pela Senadora Ana Amélia depois.

Mas eu vou fazer uma pequena apresentacdo, e, depois, nds passaremos a paavra por dez minutos a cada uma das
apresentadoras.

A CAS debate como melhorar a qualidade de vida das pessoas com a Distrofia de Duchenne. Paramelhorar a expectativa
e aqualidade de vida das pessoas com distrofia muscular, a Comisséo de Assuntos Sociais vai discutir com especialistas
e com familiares como assegurar o diagndstico e o tratamento adequado pelo SUS.

A audiéncia publicafoi solicitada, como mencionei, pela Senadora Maria do Carmo Alves.

A distrofiamuscul ar pseudo-hi pertréficaéumadoencaneuromuscul ar hereditérialigadaao cromossomo X e degenerativa,
caracterizada por fragueza e perda da massa muscular muito rapidamente e de forma progressiva devido a degeneracdo
dos muscul os esquel éticos liso e cardiaco.

Estima-se que a distrofia muscular de Duchenne atinja hoje mais de 250 mil pessoas em todo o0 mundo. Apesar de ser
passada simultaneamente pelo pai e pela mée, um a cada trés casos da doencga ocorre em decorréncia de uma mutagéo
genética que € causada pela auséncia de uma proteina essencial para os musculos. Sem essa proteina, 0 musculo vai se
degenerando progressivamente. A falta da proteina é causada por um gene defeituoso, embora o problema também possa
surgir a partir de uma mutacdo genética, sem necessidade, portanto, da hereditariedade. Sendo altamente incapacitante,
afeta principalmente individuos do sexo masculino. As mulheres, normalmente, sdo assintomaticas, mas existe uma
pequena percentagem gque manifesta uma forma ligeira da doenca. Tratando-se de uma doenca progressiva, vai afetando
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todos os musculos e envolvendo também o coragdo e os muscul os respiratorios. A faléncia do coragdo e/ou do sistema
respiratorio representa a principal causa de morte entre os portadores da patol ogia.

Palestrantes aqui presentes, eu quero agradecer a cada uma por nos disponibilizarem a sua experiéncia.

Temos um projeto aprovado na CA S que propde que pessoas com doengas heuromuscul ares possam ter acesso aaparelhos
gratuitos. A Comissdo de Assuntos Sociais aprovou, em agosto do ano passado, 0 projeto que garante o tratamento
pelo SUS de doencas neuromusculares com paralisia motora. Esse Projeto de Lei é 0 42/2017. O projeto é da Deputada
Federal Mara Gabrilli, que é cadeirante e, pela matéria, que teve relatério favoravel do Senador Romario, pessoas
acometidas por doencgas neuromusculares com paralisia motora receberdo medicamentos e equi pamentos essencials para
asua sobrevivénciado SUS, inclusive agquel es necessarios as comorbidades a el as rel acionadas.

Em 23/8/2017, foi aprovado o relatdrio do Senador Paim, ad hoc, em substituicdo ao Senador Romario. O projeto esta
na CAE, com relatoria do Senador José Serra.

Passo a palavra agora para a Sra. Jagueline Silva Misael, servidora da Coordenacdo-Geral de Atencdo Especializada do
Ministério da Salide por dez minutos. Ali hd o tempo e, claro, se for um minutinho a mais ou a menos, ndo ha problema,
mas mais ou menos a gente tenta regular.

Pois ndo, com a palavra.

A SRA.JAQUELINE SILVA MISAEL - Boatarde atodos.

Primeiramente, eu queria agradecer a oportunidade, Senadora, de, mais uma vez, sentar com V. Exa. a uma mesa para
discutir assuntos t&o relevantes para nds do Ministério da Salde

Vou fazer uma abordagem bem breve. A Senadorajafez uma certa explanacdo sobre a doenca. Acho que outras pessoas
podem contribuir um pouco mais. Eu vou me deter um pouco na questdo das politicas pablicas.

Em 2014, o Ministério da Salide publicou a Portaria 199, que instituiu a Politica Nacional de Atencéo Integral as Pessoas
com Doengas Raras. A distrofia muscular de Duchenne se trata de uma doenca rara - acomete entre uma a nove pessoas
a cada cem mil individuos.

A politicainstituiu dois tipos de servicos pararealizar diagndstico, terapia e reabilitacdo dos pacientes com doengas raras.
Além dos estabel ecimentos que podem ser habilitados como servico de referéncia e servico de atencéo especializadaem
doencas raras, 0 SUS também of erece outros tipos de tratamento como centros de reabilitacdo e programa de assisténcia
ventilatéria

O que a PaliticaNacional de Atencéo Integral as Pessoas com Doencas Raras prega, de umaformageral, € que a atencéo
sgjaintegral aesses pacientes; que os Estados e os M unicipios possam se organi zar, garantindo o tratamento, o diagnostico
e areabilitacdo de formaintegral para esses pacientes, também garantindo-o de forma oportuna.

Basicamente, eu quero me colocar a disposicdo, Senadora, para escutar as demandas e colocar o Ministério da Salide a
disposicéo para podermos dialogar e discutir a melhor forma de garantir a assisténcia para pacientes.

Obrigada.

A SRA. PRESIDENTE (Marta Suplicy. Bloco MaioriaddMDB - SP) - Muito obrigada pela sua participacéo.

Com a palavra Maria Cecilia Jorge Branco Martiniano de Oliveira, Presidente da Associacdo dos Familiares, Amigos e
Portadores de Doencas Graves.

Com apalavra

A SRA. MARIA CECILIA JORGE BRANCO MARTINIANO DE OLIVEIRA - Boatarde atodos.

Inicialmente, eu gostaria de agradecer a Senadora Marta Suplicy, a Senadora Ana Amélia e a Senadora Maria do Carmo
pelo empenho que também tem sido feito nessa area de doencas raras, a0 Senador Caiado e a0 Senador Moka, que
participaram da Comissao que nos fizemos de doengas raras e que muito tém aprimorado essa nossa luta.

Também gostariamos de agradecer a todos os Parlamentares, a sociedade civil, a todos os pacientes que estédo aqui
presentes. 1sso € muito importante. Essa disponibilidade de virem aqui, para nos, € de extrema valia, de extrema
importancia até por todas as restri¢fes que existem, das dificuldades de deslocamento que tém esses familiares. 1sso, para
nads, € muito importante. Entdo, eu gostaria de agradecer realmente esta audiéncia.

Neste primeiro momento, eu gostaria de falar que hoje nds estamos encerrando, com esta audiéncia, o Circuito Nacional
Esperanga Duchenne. E muito importante estar aqui, naverdade, em Brasilia parafalar sobre isso.
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O que agente tem de entender por esperanca? Esperanca é esperar com confianga. Confianga no qué? Confianga em que
algo bom vai acontecer; em que algo melhor para esses pacientes e num futuro muito préximo vai ocorrer; em que toda
essa luta ndo sgjaem vao. |sso é esperar com confianga, iSso é esperanca.

Mas nos sabemos que, infelizmente, um dos pioresinimigos desses paci entes € o tempo, 0 tempo demasiado dessa espera.
Muitos passos importantes ja foram dados, mas muitos entraves ainda existem e precisam desse trabalho gque estamos
fazendo e de todos os atores aqui presentes, por qué? Em 2014, como a Jaqueline falou, teve a politica; a Portarian® 199
assinada. Muito bem. Foi um grande passo, mas, infelizmente, pouco daquilo que ali estava saiu do papel. Também temos
o PL n°56, que ja obteve nova aprovagdo no Senado, que corre para a Camara novamente. Esses sdo alguns avangos sim,
mas o tempo é demasiadamente longo. Entdo, se a gente contar que a portaria foi aprovada em 2014, nés ja estamos no
final de 2018. Em janeiro, faz cinco anos essa portaria.

Alguns centros de referéncia que foram criados, no papel realmente consta ali com uma capacitagdo muito grande, mas
muitos sofrem dos mesmos problemas até hoje, ou as vezes até mais graves. A lel que trata de disponibilizacdo de alguns
equipamentos, para 0s pacientes que precisam de um suporte ventilatério, muitas vezes ndo atende a real necessidade
desses pacientes. N6s temos casos de cidades que estdo recebendo equipamentos que ndo sao adequados para esses
pacientes. Entdo, ha gastos, em algumas cidades, que vao se perder.

A Dra. Anafalardcom mais precisdo sobre esses equi pamentos. Por exempl o, se 0 paciente precisade Bipap, em algumas
cidadestem sido comprado Cpap. | sso muitasvezes éum dinheiro perdido. Ent&o, eu acredito que asleis criadas realmente
estéo com aintencao total de ajuda para esses pacientes, mas o que falta é aquele empenho para que el as sejam executadas
na prética. Paraisso, realmente estamos contando com muita dificuldade.

No primeiro momento, para esses pacientes, 0 que esta faltando? Primeiro é o diagnéstico. A falta desses centros
capacitados e de profissionais capacitados para um diagnéstico rapido e efetivo. Sd esse tempo que se espera para um
diagndstico € um tempo, na vida desses pacientes, muitas vezes irrecuperavel. Entdo, nds precisamos sim cada vez
mais desses eventos, participar desses eventos, para qué? Para se conscientizar da doenca e cada vez mais ter médicos
capacitados, profissionais de sallde capacitados - ndo somente médicos - no reconhecimento de uma doenca rara e do
caminho atomar com aquel e paciente.

Seria preciso um tratamento multi-interdisciplinar para esse paciente envolvendo fisioterapia, fonoaudiologia, nutricao,
tratamentos medicamentosos, mas tudo isso em conjunto é muito dificil, € uma batalha que todos os pacientes, todas as
familiasvivem diariamente. Infelizmente a histériando muda. Mas eu creio que podemos tentar mudar isso, tentar mostrar
gue esse tempo deve ser menor. Os entraves burocréticos ndo podem superar essas necessidades.

Ha os casos de pacientes que precisam de alguns medicamentos e ndo tém acesso. Quando tém acesso, esse acesso € de
formairregular. O que seria melhor? Um acesso regular ou um acesso irregular? 1sso € muito complicado, porgque pode
restringir a vida desse paciente também.

Ent&o, em que pensamos? Outras coisas ja foram feitas pelas quais temos de agradecer. Houve um empenho da Anvisa,
houve umaRDC para priorizag&o deregistro de tratamentos para paci entes com doencas raras no Brasil. 1sso € um avanco.
Pode ser pegueno, mas ja € alguma coisa favorével. Por qué? Porque um tratamento para doenca rara precisa ter uma
andlise diferenciada. Aindaestamos caminhando paraisso, mas hd muitos tratamentos fora do Brasil para esses pacientes,
e 0s pacientes do Brasil aguardam com ansiedade, muitas vezes sem o tempo necessério paraaguardar, para que realmente
seja efetivo.

O que a gente quer efetivamente? Que haja diagndsticos cada vez mais precisos; disponibilidade dos equipamentos de
forma mais efetiva e eficaz, 0 que ndo esta acontecendo; que os tratamentos sgjam disponibilizados para esses pacientes
daforma mais rgpida possivel. Talvez sairmos daquela posicao de ser um Pais de espera para ser um Pais de vanguarda.

Por que n&o podemos estar no mesmo time dos outros paises? Por que ndo podemos incentivar que as pesquisas ocorram
aqui simultaneamente com os outros paises? Os nossos pacientes muitas vezes perdem anos, e anos ndo sdo
recuperados. E uma doenca, como a Senadora Marta Suplicy falou, que vai tornando incapacitante pacientes e afeta
toda a familia

Ent&o, estamos lutando por isso. O que nds queremos é agilidade! E principalmente precisamos entender que todos os
envolvidos devem estar do mesmo lado, sgja 0 Governo, o Executivo, o Legidativo, o Judiciario, sejam os pacientes, as
associagdes, a industria. Temos de estar do mesmo lado em prol da melhoria da qualidade de vida para esses pacientes.
E isso que importa. E tudo precisa ser feito para que se chegue a uma posic3o efetiva de beneficio para esses pacientes,
0 gue ndo esta acontecendo.
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NOs temos tratamentos que estéo vindo de fora, mas muitas vezes os pacientes conseguem um direito, hoje - infelizmente,
porque ndo € o ideal -, de forma judicial. 1sso € muito ruim também para esses pacientes, mas € a Unica via. E quando
conseguem esse direito, depois de muito lutarem, esse direito ndo é efetivado. Muitas vezes ndo sdo entregues 0s
medicamentos para 0s paci entes, que tém o seu tratamento interrompido. 1sso também é muito ruim.

(Soa a campainha.)

A SRA. MARIA CECILIA JORGE BRANCO MARTINIANO DE OLIVEIRA - Entdo, nds temos de lutar pela
incorporacdo desses medicamentos. Para qué? Para que sgjam efetivos, para que sgjam tratamentos continuos, para que
essa espera dos pacientes val ha real mente a pena. Para que el es tenham uma continuidade namelhoria de vida deles. Essa
€ anossa luta e eu acredito que a gente consiga... Eu tenho a fé de que a partir do préximo ano, também se consiga fazer
algo melhor para esses pacientes, vendo esse cendrio e todos esses atores estarem na mesma posi G2o.

E qual é 0 nosso desejo? Que esse tempo ndo exceda o limite da confianga e ndo acabe de vez com a esperanca desses
pacientes e de seus familiares.

Muito obrigada. (Palmas.)

A SRA. PRESIDENTE (Marta Suplicy. Bloco MaioriadMDB - SP) - Muito obrigada, Sra. Maria Cecilia.

A esperanca € algo que a gente sempre tem em relacdo as doengas raras. E estd melhorando, como a senhora falou. E
devagar, mas a gente tem esperanca de que va sempre firme.

Antes de passar a palavra para a Sra. Maria Clara, eu vou precisar me retirar e passarel a Presidéncia & Senadora Ana
Amélia, que € uma das grandes for¢as aqui ho Senado em relacdo as doengas raras.

Entdo, Senadora Ana Amélia, V. Exa. poderia assumir a Presidéncia?

Infelizmente, ficamos todos com muita pena da Senadora Maria do Carmo, que estava contando tanto em estar presente
e esta perdendo a audiéncia. Mas depois passa na televisdo. Agora ndo sei se esta ao vivou ou ndo, mas ela certamente
poderd ouvir cada um de vocés.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - Dando prosseguimento a
audiéncia publica, agradeco a Senadora Marta Suplicy pelas deferéncias e também renovo a Senadora Maria do Carmo
0s agradecimentos por essa oportunidade. Alias, fui com ela subscritora desta audiéncia publica, para que o requerimento
pudesse ser votado na CAS, por entender arelevancia que tem.

Ent&o, convido agora a Maria Clara Migowski Pinto Barbosa, que € fundadora e Presidente da Associacéo Carioca de
Distrofia Muscular (Acadim).

Com apaavraaMariaClara

A SRA. MARIA CLARA MIGOWSKI PINTO BARBOSA - Boa tarde e obrigada pela oportunidade. Boa tarde a
todos vocés presentes. Eu pretendo ser bem objetiva.

Agoraestamos falando sobre aqualidade de vida nas doengas neuromuscul ares, principal mente quanto aquestdo daDMD.
Eu tentei resumir algumas coisas que nés buscamos, desejamos e almejamos. Como ja disseram, nossa legislagéo érica,
cada vez setornamais rica e mais objetiva no que se refere adoengas raras, a distrofia muscular e as demais patologias,
até ha algum tempo esguecidas.

O que nés precisamos € o diagndstico precoce. Quando mais cedo se diagnosticar, mais cedo seiniciaa gumaintervencgao.
A questéo do tratamento multi-interdisciplinar hoje setornaacadadia mais complexo, porque reabilitacio estd naatencdo
basica a salide, e vemos o que tem acontecido nos locais, nos Municipios, com a atengdo basica.

Eu falo do Rio de Janeiro, de como esté a situagdo: centros de reabilitacdo sendo fechados. E como vamos trazer esse
tratamento intermultidisciplinar para esses pacientes. E a cada dia que passa, a gente vé a dificul dade aumentando nessa
guestéo de um tratamento na atencéo bésica a salde.

Quanto ao acesso as novas tecnologias, eu aqui percebo 0 quao coerente esta o discurso das pessoas mostrando que as
necessi dades s80 essas realmente. O que aMaria Ceciliafalou eu venho enfatizar: em acesso as novas tecnol ogias constam
o0s aparelhos e suporte ventilatorio; consta a maquina da tosse, que estamos nos esfor¢ando ha algum tempo para que
sgja incorporada na Conitec, sem sucesso; e varias outras tecnologias inclusive relacionadas a indistria farmacéutica;
tecnol ogias medicamentosas. A cada dia a gente vé a ciéncia crescendo, a ciéncia descobrindo novos caminhos e a cada
dia nossa frustragdo aumenta por conta da dificuldade desse acesso a essas novas tecnol ogias.
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A Acadim existe ha 20 anos, e h& 20 anos eu venho falando para os pais ndo perderem a esperanca porque as coisasiriam
mudar, como de fato tem acontecido. Mas 0 acesso a0 que vem acontecendo de bom cada dia se torna mais complicado.

Pode passar.
Essas sd0 as grandes dificul dades que nés temos.

Ha falta de protocolos clinicos e de diretrizes terapéuticas. Existem maneiras especificas de se lidar com paciente
neuromuscular, com paciente com distrofia muscular de Duchenne, de que provavelmente a Dra. Ana falara bem melhor
do que eu. Inexiste isso. As pessoas ndo sabem como cuidar de um paciente numa situacdo de crise respiratGria aguda,
€ muitos pacientes vém a 6bito por conta dessa incapacidade de lidar com esse paciente ou tém o seu estado de salde
agravado. Ent8o, vemos que questdes basicas ainda estdo por ser conguistadas.

Outraquestdo € o estudo paraincorporacdo desses novos medicamentos, dessas hovas tecnol ogias pela Conitec. Eu queria
deixar com a representante do Ministério da Salide essa grande dificuldade que temos de conseguir essa incorporagao,
porgue os critérios utilizados para essa incorporacdo, que sao medicina baseada em evidéncias e a questéo do critério de
custo e efetividade, cada dia mais dificultam que esses medi camentos sejam incorporados, porque esses critérios ndo séo
adequados a questdo das doencas raras; el es ndo se enquadram. Por contade qué? E um nlmero pequeno e se continuarmos
insistindo com esses critérios, nds nunca teremos medicamentos para doengas raras incorporados pela Conitec.

A gente observa, quanto ao nimero de medicamentos incorporados, que cresce 0 nimero de medicamentos, mas nao
aumentam muito as patologias contempladas. Esse ja foi um estudo feito. Entdo, o que est& acontecendo? Precisamos
rever essa situacdo na Conitec.

E eu também vejo o quanto é uma dificuldade a judiciaizagdo da saide. Atualmente é 0 nosso Ultimo recurso, e existe
uma nota técnica que juizes vao consultar, mas €ela esta totalmente equivocada, com uma série de equivocos para 0s
quais os especialistas da doenca ja colocaram os contrapontos. Eu ja entreguei e protocolei, no Ministério da Salde, esses
contrapontos, e a resposta que eu recebi foi praticamente nenhuma. Voltaram ainsistir no critério de medicina baseada
por evidéncias e etc., e, sobre a nota técnica, ninguém tocou nesse assunto naresposta que me foi passada pelo Ministério.
E continua aguela nota técnicalainviabilizando até o acesso dos pacientes pelajudicializagdo. Entéo, observando isso a,
em poucas palavras, a gente vé que ainda ndo temos conquistado muitas coisas, infelizmente.

E quanto aos centros de referéncia, muitos estéo até querendo desistir de ser centros dereferéncia, por contadadificuldade
de receber verbas.

Eu ainda tenho trés, quase quatro minutos, entéo eu queria pedir... NOs temos muitos meninos aqui, inclusive o Davi, que
€ 0 Nosso menino carioquinha... Vai falar, Davi, para a gente?

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - E que nds temos um
Regimento, Maria Clara, que precisa ser obedecido.

Vocé tem que propor & Mesa. Lamentavelmente, é uma quest&o burocrética. E preciso para a regul aridade dos trabal hos,
esta no Regimento Interno do funcionamento das Comissdes técnicas.

A SRA. MARIA CLARA MIGOWSKI PINTO BARBOSA - Certo.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - Se fosse por mim, daria
apalavra paratodo mundo, mas aqui € assim. Depende de mim.

Eu queria saber quem vocé quer que fale, mas a pessoa tera que falar por dois minutos.

Entao, vocé tem que me pedir e dar o nome da pessoa. Ai, € ameu critério. E uma questdo que nem esta no Regimento,
mas acho que o tema merece pelarelevancia

A SRA. MARIA CLARA MIGOWSKI PINTO BARBOSA - Muito obrigada.

Eu peco desculpas por ter quebrado o protocolo.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - N&o, néo, isso acontece.
Atribuo isso ao desegjo seu de dar visibilidade ao problema. Quanto maior, maisintenso for, melhor. Sou de comunicacdo

e eu sai. Eu entendo o seu gesto, nada de desafiar Regimento, porque ninguém é obrigado a saber do regimento interno.
Mas é que jative essa mesma questéo na CAS, em outra audiéncia publica. Entdo eu darei a palavra a pessoa.

A SRA. MARIA CLARA MIGOWSKI PINTO BARBOSA - Eu agradego muito.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - Eu quero saber quem é
apessoa.
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A SRA. MARIA CLARA MIGOWSKI| PINTO BARBOSA - E 0 Davi.

A SRA.PRESIDENTE (AnaAmélia. Bloco Parlamentar DemocraciaProgressista/PP - RS) - Seo Davi vai complementar
0 que vocé estd dizendo. Ai vocé voltaafaar. E isso?

A SRA. MARIA CLARA MIGOWSKI PINTO BARBOSA - Né&o. Eu jaencerrel.

A SRA. PRESIDENTE (AnaAmélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - Ent8o, a pedido da Maria
Clara, que é Presidente e fundadora da A ssociacdo Carioca de Distrofia Muscular, sera dada a palavra ao Davi, que é um
menino que tem a doenca, a distrofia muscular. Ele vai falar pelas criangas do Brasil que tém distrofia muscular.

Davi, vocé pode usar esse microfone, € sO ligar.
O SR. DAVI DO PRADO NUNES - Essa medicacéo é importante...
A SRA. PRESIDENTE (AnaAmélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - Pode falar mais alto.

O SR. DAVI DO PRADO NUNES - Essa medicacao é cara, € dificil, e muito importante para 0s meninos que tém
Duchenne...

A SRA. PRESIDENTE (AnaAmélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - Para as meninas também.
O SR.DAVI DO PRADO NUNES- Paraas meninastambém. M el horaacondi¢do de vidade criangas que tém Duchenne.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - Pode falar, nds estamos
ouvindo com atencdo. Fala com o seu corac8o. Fala o que vocé ouve sempre todas as vezes que vOcé val ouvir essas
palestras. Pode falar com tranquilidade, mas pertinho do microfone.

O SR. DAVI DO PRADO NUNES - Essa medicacdo também é importante para as criancas que tém Duchenne e ainda
andam, para ndo irem para a cadeira.

Obrigado.
A SRA. MARIA CLARA MIGOWSKI PINTO BARBOSA - Esta 6timo, Davi.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - Muito obrigada, Davi. O
seu depoimento vai ser também considerado, foi muito importante, porque as criangas sofrem mais. Elas gostam de jogar
bola e ndo podem, e também fazer outras atividades que as criangas que ndo tém a distrofia muscular ou outras doencas
gue sdo correlatas. Por isso nés precisamos atender vocés.

Muito obrigada, Davi.
O SR. DAVI DO PRADO NUNES - Obrigado.
A SRA. MARIA CLARA MIGOWSKI| PINTO BARBOSA - Obrigada.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia ProgressistalPP - RS) - Obrigada, Maria Clara.
Para encerrar, a gente vai ouvir a AnaLUcia Langer, que € médica e Presidente a Alianga Distrofia Brasil.

A SRA. ANA LUCIA LANGER - E um prazer estar agui.

S6 vou dar uma corrigida. Eu sou Presidente da Associagdo Paulista de Distrofia Muscular.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - A nossa Secretaria aguii
vai corrigir.

A MariaClaraé do Rio, e aAnaLUcia Langer, aém de médica, também preside a Alianca Distrofia de S&o Paulo e ndo
do Brasil.

A SRA.ANA LUCIA LANGER - E umahonraestar aqui nesta Casa, principalmente ao lado da Senadora Ana Amélia.
Fico emocionada, sou sua féa

As minhas antecessoras ja fizeram um apanhado geral. Eu vou tentar explicar um pouquinho e rapidamente porque me
deram 10 minutos para a gente ter umaideia de que doenga € essa. Vamos |4

A distrofia de Duchenne € um tipo de distrofia muscular. Eu tenho mais de 30 tipos de distrofia muscular, porém a
Duchenne € amais frequente e amais severa. Eu tenho que ter um olhar especial para essa doenca. Elaérara, mas agente
vé gque ndo étdo rara; ela pega 1 em 3.500 meninos. Entéo, se a gente considerar que 0 nosso Pais tem 200 milhdes de
habitantes, a gente pega uma cal culadora e vé que ndo somos t&o poucos.
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SO vou explicar... Aqui eu fiz um esguema de um musculo. Ele é formado por feixes de células musculares, de fibras
musculares. Na membrana de cada célula muscular, eu tenho um complexo de proteina. A proteina distrofina é uma das
mais importantes deste complexo, porque praticamente ela segura a célula muscular. Quando nado tenho distrofina, eu
tenho uma destruicdo muito importante do tecido muscular. Ela conecta a célula aos elementos contrétels, e em cada
contragdo eu posso destruir a célula, e isso implica orientactes especificas na parte de reabilitacdo.

Mas eu ndo tenho distrofina s6 no musculo. Eu tenho distrofina em outros lugares do organismo. Por isso essa doenca
€ téo dificil de ser tratada. Eu tenho distrofina no coragéo. Ent&o, eu posso, pela auséncia dessa distrofina, desenvolver
uma miocardiopatia dilatada.

E mesmo tratando agressivamente, Senadora Ana Amélia, nosso paciente ndo entra em fila de transplante. A partir do
momento em que eu perco essabatal ha, e ela é progressiva, chegaum momento em que a coisaficamuito séria; acabaram-
se as opgoes.

Ela atinge o sistema digestivo, ela atinge o cérebro. Eu sei que 30% desses meninos tém alguma alteragdo de cognicao.
Entdo h& toda umaimplicagdo social por isso.

O que acontece quando eu ndo tenho adistrofinaetenho distrofia? Entracélcio dentro dacélula. Essecalcio ativaumasérie
de agdes enzimdticas, e ele come acélula, ele digere acélula. Se fosse s6 isso estava bom, porém 0 N0sso organismo reage
evai limpar esse tecido destruido, através de uma reacéo inflamat6ria importante e fibrose. Por isso eu tenho retragdes,
por causa dessa fibrose. 1sso € uma explicagcdo muito sumaria, dada a complexidade dessa doenca, para a gente ter uma
ideia do que acontece.

As minhas antecessoras falaram do diagndstico. Como a gente faz o diagnostico? O diagnéstico pode ser de duas formas.
Geralmente éfeito por umasuspeita clinica. Eu tenho um individuo que tem umafraqueza muscular, geralmente em torno
de3 a5 anos. A gente percebe que ele levanta-se escalando a propria perna devido a fragueza da muscul atura do quadril.
E feita essa suspeitadiagnostica... As vezes é muito dificil, porque os médicos ndo pensam nisso; as vezes outras familias,
e tenho certeza que varias que estdo aqui, ja olharam e falaram: " Aquele menino tem, porque é igual ao que eu tenho em
casa'. E uma vez feita essa suspeita clinica, a gente faz um screening, que é um exame baratinho, que é a dosagem da
enzima creatinofosfoquinase. E vindo um ndimero extremamente alto, se der mais de 10 vezes o valor normal, hoje em
dia, com os testes moleculares, 0 exame de DNA, eu consigo fechar o diagndstico na quase totalidade dos pacientes.

Aqui eu fiz um filme rapidinho, para a gente visualizar.
(Procede-se a apresentacédo de video.)

A SRA. ANA LUCIA LANGER - E um menino que aparentemente estd normal, aqui é uma crianga de oito meses. E
ndo se percebe, é impossivel perceber, exceto se ela tiver algum parente ou algum irméozinho mais velho. Ele se vira,
€ tranquilo, a gente ndo percebe nada.

Aqui é uma crianga de 3 anos que a gente ja percebe que elajajoga a cabega paratrés, elajatem um pouco de hipotonia,
tem dificuldade para se virar. Agoraelava selevantar e vejam como ela escala a propria perna.

Com 7 anos. Vamos ver o Cris com um amiguinho do lado. A diferenca da corrida. Ele que tem distrofia ndo acompanha.
A doencga continua, € progressiva.

Com 8 anos, esse outro menino tem dificuldade, pois ja nédo se levanta mais sozinho, mesmo sendo ajudado. Da cadeira,
ele se levanta, mas com muita dificuldade. A gente percebe que €ele estd andando na ponta dos pés. A postura dele se
deve aumalordose. Ele leva as costas para tras, para tentar manter o minimo de equilibrio. Para subir, a dificuldade que
€le tem é bem maior; praticamente ele ndo vai conseguir. Agora ele vai escalar a propria perna para conseguir assumir
aposicéo ereta.

A gente vé que, para esse menino com 9 anos, as dificuldades vo aumentando. Cada vez mais, ele fica na ponta dos
pés, cada vez mais se curvando para tras para tentar manter o equilibrio, pela gravidade. Nessa fase, ele ja ndo anda por
grandes distancias. Geralmente, nessa fase, ja vai para uma cadeira de rodas, pelo menos para percorrer uma distancia
maior. Os bragos, ele ainda os levanta completamente.

Por volta de 10 a 12 anos, com a histéria natural da doenca, ele perde a capacidade de andar. Entéo, ele utiliza a cadeira
de rodas. Nesse momento, acentua-se a perda dos membros superiores. Ele j& ndo consegue mais levantar. H4 uma piora
da escoliose nesse momento e uma ateracdo da musculatura respiratéria, exatamente no momento em que ele vai para
a cadeira de rodas. A escoliose ocorre em 90% dos meninos, principalmente depois que eles perdem a marcha. Essa é
ahistéria natural da doenca.
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Esse € um menino maior. Mesmo quando elevai paraacadeirade rodas, adoencando acaba. Aqui se mostraadificuldade
gue esse menino tem para se alimentar. Mesmo ele estando apoiado, € muito dificil améo chegar a boca.

O Cough Assist € uma coisa que a gente vai discutir. O nosso paciente tem dificuldade de tosse. Dizem que o paciente
com doenca neuromuscular morre por afogamento nas préprias secrecfes. E a méaquina da tosse é fundamental para a
sobrevivéncia desses meninos.

(Soa a campainha.)

A SRA. ANA LUCIA LANGER - Esse € 0 Bipap que ele usa.
Acabou o filme.

Estafoi umadivisio que eu fiz: o estagio 1 é pré-sintoméatico; nos estagios 2 e 3, ele ainda deambula, e, nesse momento,
a funcdo pulmonar ainda é normal; nos estagios finais, 4 e 5, ja& comeca a haver comprometimento da musculatura
respiratdria. Muitas vezes, desde 3 anos, desde 4 anos, a gente comega a perceber sinais de comprometimento cardiaco.
Ent&o, hd uma comorbidade importante de coracdo, do trato respiratério e digestivo. Como ele ndo anda e toma corticoide,
€le tem osteoporose. Entdo, sdo varias comorbidades. Ha alteragdes mentais, alteraces sociais. A mulher tem que acabar
ficando com a crianca. O indice de separaces em uma familia com pessoas portadoras de Duchenne esta em torno de
70%. E muito complicado, afamilia se desestrutura.

Vou falar de tpicos importantes, pelo adiantado da hora.

A primeira coisa que quero deixar clara € que estou falando de uma doenca grave, sem tratamento. Se ndo se tratar esse
menino e se ele for paraa evolucdo natural da doenca, com até 20 anos ha 75% de chance de morte. E uma doenca grave
gue € preciso tratar.

Quem me antecedeu ja falou de vérios tratamentos, como a reabilitacdo, com fisioterapia motora e respiratoria, terapia
ocupacional, fonoaudiologia, ortodontia. Existe alteracdo até da mandibula. H& as vacinas, exatamente porque eles véo
tomar corticoide e tém dificuldade natosse. H& medicamentos, mas, até pouco tempo atras, todos so da esfera paliativa;
nenhum é curativo. Mas néo é por isso que eles ndo podem ser tratados. Mas a gente resume em corticoides, medicactes
cardiacas, medicacdes para osteoporose. Ha cirurgias. correcdo da escoliose, correcdo dos alongamentos dos grupos
musculares. E hd novos tratamentos. Aqui ha uma constelacdo de reabilitacdo.

Essaéumaconstel agdo de variosprofissionaisdaesferaclinica. Dai aimportanciadeagentefalar em centrosdereferéncia,
porque cada pedaco tem uma abordagem especifica, Unica e diferente das demais doencas.

Ha o tratamento das comorbidades.

Aqui a gente pode ver - o0 gréfico mostra a sobrevida desde os anos 60, da direita para a esquerda - como a gente tem
conseguido uma sobrevida maior, gragas a ventilacdo e a corregéo da escoliose. Nos anos 60, 0 paciente ndo chegava aos
20 anos, morria com 15 anos. E hoje ha véarios meninos, que ndo sdo mais meninos, passando dos 30 anos e chegando
a0s 40 anos.

Como podemos melhorar? A gente ja conseguiu a conscientizacdo através da Semana da Distrofia, a partir de 7 de
setembro. O dia 7 de setembro é o Dia Mundia da Distrofia Muscular de Duchenne, e aqui a gente 0 estendeu para uma
semana.

N6s ja fizemos campanha para professores, porque eles cansam para escrever. Asvezes, o professor pode perceber algum
detalhe e chamar afamilia

Foi falado sobre o diagnéstico precoce. Esta € uma bandeira que, ha muito tempo, eu tento levantar: a dosagem da
enzima CPK no screening neonatal, no teste do pezinho. Se ela viesse alterada, esse paciente teria um protocolo, e a
gente conseguiriafazer um diagndstico precoce. Um diagndstico precoce implicaum tratamento precoce. Um diagnostico
precoce implica aconsel hamento genético e implica que essa familia ndo tenha dois ou trés filhos acometidos.
Hatambém mortes por acidentes anestésicos. Ent&o, € preciso conscientizar a classe médicade pedir adosagem daenzima
no pré-operatorio, para que se evite morte por acidente anestésico.

Falamos de cartilhas, de alertamédico. Aqui € um exemplo de alertamédico feito por nds, pelas associagdes, melhorando
o tratamento.

Apesar de o SUS fornecer isso, € muito dificil, demorameses. As vezes, agente tira o molde, mas, até o paciente recebé-
lo, aguele molde ndo serve mais.

Eu quero falar do Bipap e de aparelhos de ventilagdo mais potentes. O Bipap € o primeiro aparelho, o mais barato, que
0 paciente precisa na fase em que se inicia a ventilacdo. Mas a doenga se agrava com o tempo, e esse paciente vai ficar
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ventilando 24 horas umavez navida. Eu preciso de um aparel ho de suporte de vida. O Bipap néo é suporte de vida. Entéo,
para os pacientes mais graves, é fundamental que eu tenha acesso a ventiladores mai s potentes que sao de suporte de vida.
Bipap ndo é de suporte de vida.

Falo do Cough Assist. Com 70% da capacidade respiratdria, quando o paciente esta muito longe de precisar de Bipap, a
tosse torna-se ineficiente. E 0 meu paciente, numa pneumonia, morre afogado nas secregdes. A gente tem tentado aprovar
no Conitec haanos... Por varias vezes, eu estive aqui em Brasilia e ndo consigo, porgue preciso de um estudo que mostre a
efetividade disso no SUS. Mas como eu fago esse estudo se ele ndo é aprovado para entrar no SUS? Entéo, a gente tentou
colocar isso nainiciativa privada, agente conseguiu fazer esse estudo nainiciativa privada, mas ele no é aceito. E preciso
gue o menino vaparaa UTI, sgja entubado, seja tragueostomizado, que € uma coisa de que a gente ndo gosta, que é algo
gue a gente condena inclusive, porque ndo se tem como manipular as secrecoes.

Ha outra coisa para a gente discutir: como 0 nosso paciente ndo entra em fila de transplante, é preciso um protocolo
cardiol6gico paraimplante de desfibriladores no momento de cardiopatia severa, para postergar o momento final.

Aqui se mostra a cirurgia. Esse é o tratamento. E ha os novos medicamentos chegando, como o Translarna e o Exondys
51, e, em breve, mais dois chegardo. Sobre esse medicamento, ja foi falado da judicializagdo. E mesmo aqueles que o
conseguem através dajudicializac8o... Asvezes, isso depende do juiz. H& familias em que um irm&o conseguiu, € 0 outro
nao conseguiul.

Eu separei dois depoimentos. Um deles € do Gustavo. O Gustavo escreveu parao juiz:

[...] antes detomar o Translarna eu ndo tinha praticamente for¢a nenhuma. A Unica coisa que eu conseguia
era apenas falar, e ainda falava muito baixo, quase ninguém me ouvia. Tinha perdido o controle da minha
cabega, ficava apenas encostado, ndo conseguia dirigir minha cadeira, ndo conseguia nem usar mais o
computador através do mouse usando o teclado virtual. Tinha muita falta de ar, tinha o intestino muito
preso, ndo conseguia nemtirar um pigarrinho da garganta. Em decorréncia dessa fraqueza, peguei uma
pneumonia muito forte e tive que fazer uma traqueostomia.

Agora vou contar minha vida depois que comecei a tomar o Translarna: consegui retirar a traqueostomia,
mel horou bastante minha falta de ar, tenho controle da minha cabega, consigo dirigir bem minha cadeira,
minha voz ficou mais alta, agora as pessoas me ouvem. Outra coisa: consigo ir ao banheiro frequentemente,
consigo limpar a garganta, consegui voltar a usar o computador através do mouse, usando o teclado virtual.
Em decorréncia disso, estou fazendo Faculdade de Psicologia [ ...], em Votuporanga. Eu fago minhas provas
atravésdo teclado[...].

Por favor, &. Juiz, ndo deixe esse medicamento faltar, eu preciso dele|...].

Ontem, o Gustavo me escreveu: "Dra. Ana, meu Translarna esta acabando, e eu ndo tenho nada, nenhuma noticia se eu
vou receber outro. Eu estou desesperado”.

Esse é outro menino, o Henrique, que tinha um espectro autista. A gente esta vendo que o Translarna melhora muito esse
guadro de autismo. Ele recebeu uma carta do advogado dizendo que, por ndo haver a aprovacdo da Anvisa, mesmo ele
tomando a medicag&o jahé certo tempo, elavai ser suspensa. Entdo, para que ele atomou? Val ser suspensa até conseguir
aaprovacdo da Anvisa. E é uma pena, porque esse menino melhorou muito.

Esse é o Eteplirsen. A gente tem acompanhado os resultados de fora, sdo brilhantes. No FDA, as familias, as associacdes
conseguiram.

E, aqui em cima, no canto esquerdo, hd o primeiro menino de fora dos Estados Unidos que conseguiu, por judicializacso,
receber o Eteplirsen no Brasil. Porém, o Ministério comprou para trés meses. Esse menino tomou um més, e ndo foi feita
acompra ainda. Faltam dois meses. Ent&o, tudo isso vai por gua abaixo, porque o Ministério ainda ndo comprou. E um
medicamento caro, de alto custo. Se ndo se der continuidade, esse menino ndo vai poder aproveitar a causa judicial que
ele conseguiul.

Gente, esse quadro é de 1899, da Espanha. O padre pegava essas criangas com Duchenne e as levava para o mar para dar
uma solucdo para o caso, para o problema. Se a gente ndo fizer alguma coisa, a gente vai estar copiando esse quadro.

Gente, muito obrigada. Desculpe! (Palmas.)
A SRA. PRESIDENTE (AnaAmélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/lPP - RS) - Obrigada, Dra. AnaLUcia
Langer.

Ela é médica. Entdo, o tempo, 0os quatro minutos adicionais foram exatamente para dar o espago para que
compreendéssemos melhor a seriedade e a gravidade dessa doenca.

Eu iafazer umas perguntinhas aqui como leiga.
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Quando a gente discutiu aqui a questdo da fibromialgia, 0 que a gente percebeu é que existe muito desconhecimento no
diagndstico. Ent&o, como é uma doenca rara e esta catalogada como tal, ha dificuldade de diagndstico para 0 médico,
embora haja aguilo que a doutora citou: um teste de laboratério sobre aenzima. Sobreisso, fago a primeirapergunta, sea
senhora puder responder brevemente: para essa questdo dos médicos, hoje estad mais facilitada aidentificacéo da doenga?

Segundo, por que essa doenga d& mais em meninos? Até eu falei em meninas, mas a senhora usou um dado percentual,
e todo exemplo que foi dado € s6 de meninos. Por qué?

O teste do pezinho pode gudar na identificacdo precoce? Havendo a identificagcdo precoce, pode haver o tratamento
antecipado, para a doenca ndo progredir como progride nesses casos, com 0 avango da idade?

Eu ia faar sobre o medicamento e sobre o tratamento. A senhora explicou bem sobre essas trés drogas que estéo a
disposi¢do, associadas afisioterapia e a medicacdo.

No caso dajudicializacdo também, o Ministério Plblico tem cuidado daimplementacdo no caso do cancer... Hoje € 0 Dia
Nacional do Céancer. O Brasil vai ter 600 mil novos casos de cancer em 2019, o que é uma coisamuito séria. O Ministério
Publico trabalhavaparaver se 0 SUSfaziaaefetivacdo dachamadalL el dos 60 Dias, queimpde que, com o diagndstico do
cancer, sgjainiciado em até 60 dias o tratamento. Também ndo poderia o préprio Ministério Publico, que é o representante
e defensor da sociedade, fazé-10?

Quanto ao Bipap, a pergunta que eu lhe faco é a seguinte: ele é reusavel ? Por exemplo, uma pessoa usa o equi pamento.
Depois que essa pessoa 0 Usou, quando a pessoa tem que passar para outra, esse equipamento comprado pode ser usado
por outra pessoa?

Entdo, sdo essas questdes muito préticas.
A SRA. ANA LUCIA LANGER - S0 muito préticas. Quer falar uma por uma, e eu vou respondendo?

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/lPP - RS) - N&o, a senhora pode
responder atodas elas. (Risos.)

A SRA. ANA LUCIA LANGER - Meu Deus, socorro!
A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - Por que meninos?

A SRA.ANA LUCIA LANGER - Por que meninos? Eu pulei o eslaide, porque eu fiquei preocupada com o tempo. Mas
o fato é que é uma herancaligada ao X.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/lPP - RS) - Ligada a0...
A SRA. ANA LUCIA LANGER - Ao cromossomo X.
A SRA. PRESIDENTE (AnaAmélia. Bloco Parlamentar Democracia ProgressistalPP - RS) - Ah, a0 cromossomo X!

A SRA. ANA LUCIA LANGER - A mulher tem dois cromossomos X: um X normal e um X doente. Ent&o, o X normal
aprotege. O homem s6 tem um cromossomo X. Ent&o, ele vai desenvolver adoenga. A gente sabe que 10% das mulheres,
mesmo tendo dois cromossomos X, tém alguma fraqueza muscular.

A SRA. PRESIDENTE (AnaAmélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - No caso do ELA, também
valeisso?

A SRA. ANA LUCIA LANGER - Néo, ai € outra doenca. E a gente sabe que 20% das mulheres, mesmo sem fraqueza
muscular, mesmo sem nada, vao desenvolver miocardiopatia. Ent&o, € muito importante o diagnéstico da portadora ndo
SO para 0 aconselhamento genético, mas para 0 acompanhamento cardiol dgico.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/lPP - RS) - O teste do pezinho
identifica?

A SRA. ANA LUCIA LANGER - O teste do pezinho pode dar uma ideia de CPK alterada. Ento, ele ndo fecha o
diagndstico, mas encaminha... Essa crianca vai ser separada, e tem que se construir um protocol o para que ela tenhaum
diagndstico.

A SRA. PRESIDENTE (AnaAmélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/lPP - RS) - Os médicos tém facilidade
paraidentificar adoenca?
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A SRA. ANA LUCIA LANGER - Muito pouca facilidade, porque é uma doenca rara. Como todas, ele ndo tem... E
muito classico a gente ouvir na consulta médica: "Olha, meu filho passou por varios ortopedistas, pds botinha, pos isso,
pds aquilo.". Cada um tem uma novela para contar. Ent&o, realmente € uma doenca dificil.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/lPP - RS) - O tratamento precoce
melhora?

A SRA. ANA LUCIA LANGER - Com certezal

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia ProgressistalPP - RS) - Sobre a judiciaizacdo, o
MP ndo foi acionado para se manifestar ou para abordar isso de uma maneira mais, digamos, consensuada com o SUS,
gue é afonte pagadora? No caso, o Conitec é o que inclui, como se diz...

A SRA. ANA LUCIA LANGER - Acho que com o Ministério Piblico a gente n&o fez nenhuma associago.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia ProgressistalPP - RS) - Sim. E o Bipap é
reutilizavel?

A SRA. ANA LUCIA LANGER - E reutilizavel, sim.
A SRA. PRESIDENTE (AnaAmédlia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - E um aparelho reusavel.
A SRA. ANA LUCIA LANGER - Sim.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Demoacracia ProgressistalPP - RS) - A questdo agora € a
seguinte...

Antesdefazer alguns comentarios, eu queriatambém saudar a presenca, nesta audiéncia publica, daDiannaBatista, Vice-
Presidente da Associagdo Sergipana de Pessoas com Doengas Raras. Sergipe € o Estado da Senadora Maria do Carmo,
gue tomou, imagino gue tenha sido da Dianna, um pouco a provocagdo sobre esse tema.

Ent&o, obrigada, Dianna, pela sua participagao e por ter inspirado a Senadora a propor este debate.

Registro também a presenca aqui da Federagdo das AssociagBes de Doencas Raras do Norte, Nordeste e Centro-Oeste,
da representante dessa regido.

Muito obrigada por estarem aqui conosco.
Como a Dra. Jaqueline mencionou, no inicio da exposicéo dela ela anotou - eu avi anotar - tudo o que foi dito aqui.

Ent&o, Dra. Jaqueline, a senhora leva uma missdo desta Comissdo. Especialmente, eu o fago por delegacdo da Senadora
Mariado Carmo e da Senadora Marta Suplicy.

Pelo o que foi dito aqui, existem procedimentos que, aparentemente, digamos, ndo tém a complexidade... E claro que eu
ndo sei o custo dessas medicagbes! Deve ser um custo alto, porgue sdo medicamentos absol utamente novos.

A SRA. ANA LUCIA LANGER - S50 caros.

A SRA.PRESIDENTE (AnaAmélia. Bloco Parlamentar DemocraciaProgressista/PP - RS) - Com osoncol 6gicos, ocorre
da mesmaforma.

Quero dizer que fui aautoradale - faco isso como referéncia ao Dia Nacional do Céancer, hoje - que obrigou os planos
de salide a pagarem aos pacientes que tém plano de salide a quimioterapia oral, que é o medicamento para tratamento do
cancer que ndo é a quimioterapia convencional invasiva, e isso estd em vigor ha quatro anos. Eu poderia, quanto aisso,
dizer que fiz 0 meu dever de casa. Ent&o, é uma questdo importante. E claro que existem ainda resisténcias, mas a gente
tem que trabalhar no sentido de facilitar.

Também tenho ouvido, Dra. Jaqueline, informagBes de que o mesmo medicamento que € vendido a um valor
extraordinariamente alto no Brasil ou nos Estados Unidos é vendido em paises que sdo hoje produtores de medicamento a
um preco infinitamente menor. Ent&o, eu queria sO uma palavra da senhora sobreisso, se o Ministério tem tido o cuidado
de fazer essa afericdo, porque, as vezes, 0 mais impressionante € que € o mesmo laboratério que produz hum pais a um
preco bem diferente daquele onde o consumo é maior.

E ainda tenho ainformag&o de oncologistas de que, nos Estados Unidos, em que ha uma renda per capita alta, os precos
s80 menores que no Brasil, em que arenda per capita € muito baixa.

O SUS é a saida para a pobreza, para todo mundo, para a classe média inclusive, porque, com a crise econdmica, muita

gente perde emprego, sai do plano de salde que ndo pode mais pagar e vai parafilado SUS, que é o que sobra. Esse é
um problema que se tem repetido muito.
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Ent&o, eu queria uma palavra sua a respeito do que pode avancar quanto ao que foi discutido aqui.

A SRA. JAQUELINE SILVA MISAEL - Em relacéo as colocacdes que foram realizadas, assim como outras doencas
raras, a Distrofia de Duchenne também tem essa dificuldade em relagdo ao diagndstico. O diagnostico muitas vezes é
tardio, o paciente peregrinanarede, vai amuitos e muitos médicos paraobter o diagndstico preciso. Essaéumadificuldade
gue a gente enfrenta no Pais como um todo.

A Coordenacdo em que eu trabalho, a Coordenacdo-Geral de Atencdo Especializada, tem trabalhado arduamente e ndo
tem medido esforgos no intuito de garantir o tratamento em tempo oportuno para esses pacientes.

Eu me coloco a disposi¢éo, mais uma vez, para receber as demandas das diversas associagdes, do Senado, para acol her
todas as demandas, para que a gente possa, da melhor forma possivel, ofertar o tratamento ideal para esses pacientes.

Como o diagnostico precoce foi um tema tdo mencionado pelas trés pal estrantes, eu acho que umainiciativainteressante
Seria promover um curso, uma capacitacdo, viaEaD. A gente pode tentar fazer essa interface junto com outras secretarias
do Ministério da Salde, para poder disponibilizar para os profissionais de salide uma capacitagdo, para que, dessaforma,
0s pacientes tenham um diagndstico precoce. E ai a gente pode fazer algumas parcerias com algumas universidades. Eu
vou verificar no Ministério e me comprometo a dar retorno para o gabinete de V. Exa., Senadora.

Outro ponto que foi mencionado foi adificuldade em relagdo areabilitagdo paraalguns profissionais especificos de salde.
E muito importante que os gestores busquem uma organizagio e umaintegracao dos mais diversos servigos para garantir
um tratamento oportuno para esse paciente.

Veam: o SUS é tripartite, o financiamento é tripartite, € 0 Ministério tem suas atribui¢des. Entdo, nds, na Coordenagao,
estamos completamente a disposicdo dos Estados e dos Municipios para auxiliar no que for possivel, para orientélos
e tentar auxiliar na organizacdo dessa linha de cuidado, garantindo um tratamento ideal para esse paciente desde o
diagndstico até a reabilitacdo.

Hoje, no cendrio atual, em relagio & Conitec e as incorporagdes de medicamentos e procedimentos no Sistema Unico de
Salde, a legislagdo vigente é essa. Realmente, esse pode ser um entrave muito grande para 0s pacientes com doencas
raras, visto que existe umaincidéncia/preval éncia pegquena na populaco. Apesar de as doengas raras acometerem poucas
pessoas, se somadas, existe um nimero muito grande de pessoas com doengas raras. Entdo, atualmente, é a legislacdo
vigente, mas, na Secretaria de Atencdo a Salde, nds também nos col ocamos a disposi¢éo para receber as demandas para
aincorporagdo, para, junto & Secretaria de Ciéncia e Tecnologia, apresentar as solicitagdes de avaliacdo de incorporagao.
A Coordenag&o se coloca a disposi ¢ao nesse quesito.

Em relacdo amedicamentos, o Ministério da Salde faz parceriade desenvol vimento de parque tecnol égico parafomentar a
distribuicéo e desenvol vimento de medi camentos e equi pamentos parao Brasil como umtodo, paragarantir principal mente
aquel esmedicamentos que muitasvezes asindUstrias ndo tém maisinteresse defornecer parao Pais; muitasvezes, realizam
adescontinuidade, inativando o registro na AgénciaNacional de Vigilancia Sanitéria. Entdo, o Ministério tem olhado esse
cendrio e tem feito esse incentivo para desenvolvimento dessas parcerias.

Em relagéo a atengdo oncol dgica, Senadora, hoje o Brasil conta com estabel ecimentos habilitados em atengéo oncol 6gica
- 80 quero fazer um pequeno recorte - em todos os Estados brasileiros, com a garantia de diagnéstico e de tratamento.
Aindaestamos aguém de ofertar um tratamento oportuno paratoda a populacdo, mas, de certo modo, a Coordenacdo vem
incentivando Estados e Municipios a desenvolverem o Plano Nacional de Atencdo Oncol dgica, buscando a organizagéo
e 0 atendimento para esses pacientes como um todo.

Eu concordo com a Maria Cecilia. N6s ja nos encontramos outras vezes. Nés ja avangcamos muito e precisamos avangar
ainda mais para garantir o atendimento necessario para essa populacdo. N&o sb as criangas, mas também bebés, pacientes
adultos, todos tém direito a ter um atendimento integral, todos tém direito de ter um tratamento, de ter um diagnostico
necessario para melhoria da qualidade de vida. Entéo, precisamos avancar mais. E nos colocamos a disposicéo para
auxiliar, para construir uma politica publica que gere um melhor atendimento a populagdo como um todo.

Obrigada, Senadora.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/lPP - RS) - Muito obrigada, Dra.
Jagueline SilvaMisagl, que é servidora da Coordenacéo-Geral de Atencéo Especializada, do Ministério da Salde.

Eu queria apenas ler para vocés o que diz Deividson Silva Lopes, do Maranh&o: "Debater salde é de fundamental

importancia, pois sO assim conseguiremos a evol ucdo necesséria para combater doencas que tendem aatingir as pessoas’.

Ele apoia.

Wenderson Silva, também do Maranhao, diz: "Debate importante, principalmente para essas pessoas que necessitam”.
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Também pelo e-Cidadania, afirma Zenia Rosa Cavalcanti, de Sdo Paulo: "Urgente cura da doenca. A medicacdo
Microdistrofina precisa ser distribuida igualmente. Tratamento acessivel, TO, hidroterapia, fisiomotora, respiratoria,
psicélogo. Portadores de distrofia e qualidade vida'.

Ent&o, atodos vocés muito obrigada.

Aqui foi aberto um esclarecimento. A Dra. Ana LUciafoi muito didatica na explicacdo, embora sejam muito técnicos os
detalhes e as caracteristicas dessa doenga rara.

Esta Comissdo de Assuntos Sociais, por iniciativa da Senadora Marta Suplicy, tratou de criar uma subcomissdo que foi
presidida pelo Senador Waldemir Moka. Eu vi a Maria Clara nessas reunifes que nés fizemos no gabinete do Senador,
em muitas reuni es.

Eu penso que a coisamai simportante na democracia é exatamente isso que aDra. Jaquelinefalou e que aqui foi ponderado
pelaAnallcia, pelaMariaClarae pelaMaria Cecilia: € exatamente vocé buscar, quanto mais possivel, chegar ao termo
gue atenda a necessi dade dessas pessoas. Mas nés esbarramos sempre na escassez de recursos e na questao da efetividade.
Mas vamos estar aqui, na Comissao de Assuntos Sociais, mediando sempre as partes demandantes, com o Ministério da
Salide, com os 6rgaos competentes que sao liberadores dos novos medicamentos, para encontrar um bom termo.

Entdo, eu queriaagradecer muito a participacdo daMaria Cecilia Jorge Branco Martiniano de Oliveira, que é Presidente da
Associacéo dos Familiares, Amigos e Portadores de Doencas Graves; daMaria ClaraMigowski Pinto Barbosa, Fundadora
e Presidente da Associacdo Cariocade DistrofiaMuscular; daDra AnalL Gcial anger, Médica e Presidente da A ssociacdo
Paulista de Distrofia Muscular de S&o Paulo; e da Jaqueline Silva Misael, que é da Coordenagdo-Geral de Atengéo
Especiaizada do Ministério da Salde; além dos representantes que eu ja citel da Associacdo Sergipana de Pessoas com
Doencas Raras e da Federac&o das Associacfes de Doencas Raras do Nordeste, Nordeste e Centro-Oeste, ha pessoa da
Dianna Batista.

Agradeco, em nome da SenadoraMariado Carmo Alvese da SenadoraMarta Suplicy, também agquel esque acompanharam
areunido e a Secretaria Executiva.

N&o havendo mais nada a tratar, fagco 0s meus agradecimentos, encerrando esta reuni&o.
Muito obrigada a todos. Parabéns pelas exposi¢des que fizeram!
Vamos lutar!

Aproveito para desgjar a vocés também um Natal muito bom. Que o medicamento chegue ndo como presente de Natal,
porque esse é um direito do cidaddo brasileiro.

Ent&o, muito obrigado avocés.
A SRA. MARIA CLARA MIGOWSKI PINTO BARBOSA (Fora do microfone.) - Senadora, a senhora me permite...

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/lPP - RS) - E sO porque eu estou
muito...

(Interrupcéo do som.)

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/PP - RS) - Eu tenho que fazer uma
relatoria na Comissdo de Orgamento ainda agora. (Pausa.)

A SRA.MARIA CLARA MIGOWSKI PINTO BARBOSA - Eu gostariadefazer umasolicitacdo paraV. Exa. verificar
a possibilidade de n6s mantermos o trabalho da Subcomissdo, porque eu acho que a gente precisa avangar em muitas
coisas. Ent&o, se houver essa possibilidade, acho que todo mundo concorda e agradece.

A SRA. PRESIDENTE (Ana Amélia. Bloco Parlamentar Democracia Progressista/lPP - RS) - Muito obrigada pela
solicitagéo.

Eu peco a Secretaria da Comissdo que anote essa solicitagdo para encaminhar a Presidente Marta Suplicy como sugestéo
30 SUCESSOr ou a sucessora dela, que ficara na Comissdo de Assuntos Sociais no exercicio de 2019, para que mantenha o

funcionamento da Subcomissao Especial sobre Doengas Raras. Entéo, isso fica como demanda prioritéria da Comissdo
de Assuntos Sociais.

Muito obrigada a todos.

Agradeco apresencados que vieram delonge para ca, especia mente dos expositores, que deram umagrande col aboracéo.
Por incrivel que parega, a maioria € de mulheres, inclusive a Presidéncia da Comissdo, e ha maioria de mulheres ai no
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plenério. As mulheres séo verdadeiramente responsaveis pela melhoria da qualidade de vida das pessoas, junto com os
homens, mas n6s fazemos mais.

Obrigada. (Risos.) (Palmas.)
Obrigada, entdo, atodos.
(Iniciada as 14 horas e 10 minutos, a reunido € encerrada as 15 horas e 20 minutos.)
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