Audiéncia publica - Senado Federal

Elevidys e Anvisa

O que aconteceu e quais perguntas precisamos fazer?

A questao ndo é “ser contra” ou “a favor” da Anvisa. E
saber se a decisao foi transparente, proporcional e bem
fundamentada.
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1. O que esta em jogo?

Uma doenca progressiva e uma janela curta para tratar.

Distrofia Muscular de Duchenne

e Doencarara e grave

* Perda progressiva de forca
* Tempo importa: a fungao
perdida dificilmente volta

A decisao regulatoria
também decide tempo de
vida funcional.

Fonte: bula/PPAM Anvisa e documentos judiciais anexos.
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Elevidys

Terapia génica de dose unica para pacientes
pediatricos deambuladores com DMD.

Indicacao brasileira

Criangcas deambuladoras de 4 a 7 anos.
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2. Registro condicional nao é “licenca sem prova”

E uma aprovagdo com deveres de acompanhamento e geragéo de evidéncias.

Acesso antecipado Dever de casa Reavaliacao
A Anvisa entende que o A empresa assinaum A Agéncia monitora
beneficio pode superar a Termo de Compromisso seguranca, eficacia e
incerteza. com estudos e prazos. cumprimento dos prazos.

A pergunta do caso Elevidys: a Anvisa cobrou o dever de casa combinado ou mudou a regra no meio do caminho?

Fonte: RDC 505/2021 e Termo de Compromisso Elevidys. 03



3. A historia em seis atos

Do registro ao cancelamento: menos de dois anos de alta tensao regulatoria.

Dez/24 Ago/25

Roche envia defesa
técnica

Jul/25

Registro condicional

Suspensao total

Fev/26

Bula atualizada
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Mar-Jun/26

Dados de 3 e 4 anos

Ago/26

Cancelamento a
pedido

O ponto de virada: em julho de 2025, a suspensao comec¢ou por seguranca hepatica. Em 2026, a discussao
passou também por eficacia de longo prazo.

Fontes: RE 4.486/2024; RE 2.813/2025; documentos Roche/STF; RE 3.332/2026.
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4. Risco de quem?

O sinal de seguranca era gravissimo, mas vinha de outra populacéao.

Casos que motivaram o alerta Populacao brasileira aprovada
2 6bitos por insuficiéncia hepatica Criancas com DMD
e pacientes nao deambuladores e deambuladoras
*15e 16 anos e4a7/anos

Um risco em um grupo pode suspender todos os outros sem explicar a diferenca?

Fontes: Anvisa/FDA e manifestagéo da Roche no STF. 05
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5. Cautela é necessaria. A pergunta é: qual cautela?

Em direito sanitario, a medida deve proteger sem ir além do necessario.

Alerta de risco grave

Avaliar grupo realmente exposto
Testar medidas menos restritivas
Suspender apenas se indispensavel

Medidas possiveis: restringir indicacao, exigir exames hepaticos, centros especializados,
hepatologista, monitoramento intensivo e consentimento reforcado.

Fonte: principios da Lei 9.784/1999; RDC 948/2024; exigéncias de bula relatadas nos autos. 06
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6. Arégua mudou no meio do caminho?

O Termo de Compromisso previa evidéncias sendo produzidas até 2029.

Em 2024 Em 2026

Registro condicional Dados considerados insuficientes

Acesso permitido + estudos futuros A Roche disse ter apresentado dados

+ monitoramento anual. de 3 e 4 anos e plano estatistico
especifico.

Prazos do Termo: entregas até 2027,

2028 e 2029. Pergunta: a Anvisa cobrou o que ja

vencia ou antecipou provas futuras?

Fonte: Termo de Compromisso e manifestagao da Roche no STF. 07
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6. Arégua mudou no meio do caminho?

O Termo de Compromisso previa evidéncias sendo produzidas até 2029.

TERMO DE COMPROMISSO PARA COMPLEMENTAGCAO DE DADOS E
PROVAS ADICIONAIS COMPROBATORIAS DE EFICACIA CLINICA PARA

REGISTRO DE PRODUTO DE TERAPIA AVANCADA CLASSE Il

CRONOGRAMA DE APRESENTAGCAO DE DOCUMENTUS E COMPLEMENTACAO DE DADOS
E PROVAS ADICIONAIS COMPROBATORIAS DE SEGURANGCA E EFICACIA CLINICA PARA

REGISTRO DE PRODUTO DE TERAPIA AVANGADA CLASSE II. : —
Estudo de Fase 3, duplo-cego, Relatario Clinico Final ? ) e
Estudo SRP- dormizado: (141 trolad CSR): Y0 dias dteis apds a
ica i ali 9001-301 - fandomizada (1:1), confrelado (GSRY; submissao do
Ordem | Item Descrigdao do Item | Data do Cumprimento | Prazo de analise por placebo, estudo em 2 31 de julho de 2025 I
Realizagio conforme - Oicio - eniviado | para ANVISA pela Anvisa EMBARK partes. relatorio final
pela ANViSA
Acompanhamento | a) Analise de pacientes que
1 Estudo Estudo observacionai local, alongo prazo de | foram acompanhados por 2
Observacional descritivo, com celeta pacientes tratados | anos apés o tratamento na
Local retrospectiva e prospectiva de Submiss&o do protocolo do com parte 1 do Estudo EMBARK de
dados do mundo real para estudo para avaliacdo da delandistrogeno | fase 3 (9001-301).
descrever a seguranca e a Anvisa: Dentro de 90 dias | 60 dias uteis apos a moxeparvoveque. B .
efetividaas do delandistrogeno ap6s a concessdo do submiss&o do no estudo SRP- | b) Analise de pacientes que o
fmoxeparvoveque de pacientes registro de Elevidys® na protocolo 9001-301 foram acompanhados por 2 a) 31 de dezemuro de 2025 90 dias Uteis apés a
que tiverarn a administrag3o da Anvisa. (EMBARK) em anos apos o tratamento no b) 31 de dezemibro de 2026 submissao do
terapia no Brasil, apés a comparacédo com | Estudo EMBARK (9001-301) c) 31 de dezembro de 2027 relatorio
concessio do re;;lstro de um comparador (Parte 1 e Parte 2)
Elevidys® na Anvisa extemo. . )
c) Analise de pacientes que
R = foram acompanhados por 3
2 Estudo pos-aprovacso, anos apés o tratamento no
multinacional, ndo Estudo EMBARK de fase 3.
intervencional e longitudinal, (Parte 1 e Parte 2)
que fomecera dados sobre a
seguranca e a efetividade de S
Elevidys® durante um periodo Estudo SRP- Estudo multinacional de Resultados preliminares
9001-305 acompanhamento a longo (R . = i
de acompanhamento de pelo i (interinos) estéo planejados
enics 15 a1 prazo para avaliar a seguranca pera sarem fornecidos o i
Ll Submiss&o do protocolo do e a eficacia em individuos que - | gruaimente 90 dias Uteis apds a
< P estudo para avaliagdo da — . ja receberam delandistrogeno )31 de janeiro de 2026 submlss'ao do
Estudo pos- o estudg iniciara apés Anvisar Deniro de 90 dias 90 dias utel§ apés a moxeparvoveque nos esfudos H; s Janeim i relatorio
aprovagao aprovacao pela EMA (European apd s 2 concesslo do submissao do clinicos. i anel
BN44090 Medicines Agency) e PRAC . ﬁg" 5 de Elevidys® na protocolo ‘a’ ?i?i ge jeneiro ﬂe ?)_g%g
(Pharmacovigilance Risk €9 Anviea Y ) auanotde
Assessment Committee) (se 3
necessario) Relatério Relatério anual sistematizado
‘ Periodico de de avaliacéo critica para a) 28 de fevereiro de 2026
A analise de subgrupos de Monitoramento de | confirmacéo periddica des b) 28 de fevereiro de 2027 30 dias apos a
pacientes brasileiros sera Registro de beneficios enscos do c) 28 de fevereiro de 2028 submisséo do
fomecida de acordo com os Produtos de Elevidys®, registrado sob d) 2B de fevereiro de 2029 relatorio
marcos especificados no Terapias condigbes de monitoramento de
protocolo Avancadas longo prazo

Fonte: Termo de Compromisso e manifestagao da Roche no STF.
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6. Arégua mudou no meio do caminho?

O Termo de Compromisso previa evidéncias sendo produzidas até 2029.

TERMO DE COMPROMISSO PARA COMPLEMENTACAO DE DADOS E
PROVAS ADICIONAIS COMPROBATORIAS DE EFICACIA CLINICA PARA
REGISTRO DE PRODUTO DE TERAPIA AVANCADA CLASSE Il

PARAGRAFO SEGUNDO - Na auséncia de consenso quanto a caracterizagao de
descumprimento ou de causa de forca maior ou caso fortuito, que justifique o
descumprimento, a ANVISA e a Roche desde logo convencionam que a questao
sera dirimida em primeiro lugar pela Camara de Conciliagao e Arbitragem da

Administragao Federal, da Advocacia-Geral da Uniao.
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7. O que foi apresentado na Reclamacao 98709-1?

24.7.2025 — ANVISA determina a suspensao temporaria do Elevidys no Brasil.

22.8.2025 — Roche apresenta Relatério Técnico-Cientifico a ANVISA sobre a relagao beneficio-risco do
medicamento.

4.9.2025]10.11.2025| 19.1.2026 — Roche protocola as complementacdes solicitadas pela ANVISA para
alteracao da bula.

12.2.2026 — As alteragdes sdo incorporadas a bula e publicadas no bulario da ANVISA.

11.3.2026 — Roche apresenta dados de eficacia de 3 anos dos Estudos 101, 102 e 103.

19.6.2026 — Roche apresenta novos dados de acompanhamento de longo prazo, referentes a 4 anos.
21.8.2026 — Apds a ANVISA considerar os dados insuficientes para manutencao do registro condicional, a
Roche apresenta pedido de cancelamento do registro.

24.8.2026 — A ANVISA homologa o cancelamento por meio da Resolugao n® 3.332/2026.

Conclusao: a cronologia demonstra que a Roche respondeu as sucessivas solicitacoes da ANVISA,

apresentou as informacodes e complementacgdes requeridas e adotou as providéncias regulatoérias
correspondentes em cada etapa do procedimento.

Fonte: RE 2.813/2025 e RDC 948/2024. 10



8. As Familias Duchenne nao questionam a autoridade da
ciéncia, mas reivindicam transparéncia e uma justificativa
técnica clara, objetiva e fundamentada sobre as razoes que
efetivamente motivaram o cancelamento do Elevidys.

Que risco? Qual evidéncia especifica para criancas
deambuladoras de 4 a 7 anos”?

Que regra? Qual fundamento juridico vigente sustentou a
suspensao?

Que prazo? O dado cobrado ja era exigivel ou venceria no
futuro?

Que alternativa? por que medidas menos restritivas ndo bastavam?

Que documento? onde est4 o parecer técnico final?

Fonte: Lei 9.784/1999; documentos anexos; estudo-base.
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Trés pedidos concretos

Versoes publicas dos pareceres técnicos e juridicos que embasaram
suspenséo e manutencao.

Mostrar por que alternativas menos restritivas nao bastavam para a
populagao brasileira.

Criar regra clara para suspensao e revisao de registros condicionais
em doengas raras.

Seguranca e acesso hao sao inimigos. A boa regulacao precisa proteger os dois.




