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DECLARACAO DE CONFLITO DE INTERESSE

Declaro que nao possuo conflito de interesses, sendo todos os dados e as informacdes descritas nesta

apresentacao de interesse e dominio publico.

Lei n2 12.813, de 16 de maio de 2013

.- ANVISA

Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria
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PRODUTOS DE TERAPIAS AVANCADAS

RDC 505/2021

Art. 30. A titulo excepcional, a Anvisa pode conceder registro de produto de terapia avancada que
necessite de dados e provas adicionais comprobatorias de eficacia clinica desde que o produto do
requerente cumpra todos os requisitos a seguir:

| - ser utilizado em condicao grave debilitante, ou em doencgas raras debilitantes, ou em situacdes de
risco de vida ou em emergéncias de saude publica;

Il - ser utilizado em situacdes de inexisténcia de terapia, produto ou medicamento alternativo
comparavel para aquele estagio da doenca ou que ofereca maior vantagem terapéutica quando
comparado ao existente no mercado; e

Ill- que o balan¢o beneficio-risco da disponibilidade imediata do produto supere o fato de ainda serem
necessarios dados adicionais comprobatorios de sua eficacia clinica.



PRODUTOS DE TERAPIAS AVANCADAS

“tipo especial de medicamento complexo”

Lei 14874/24
v Produto de Terapia celular avancada
v'Engenharia tecidual
v'Terapia génica

v “Produtos combinados”

RDC 505/2021
RDC 506/2021
IN 270/2023



E I EVi d yS ® : delandistrogeno moxeparvoveque

Registro no Brasil: Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A
Desenvolvimento do produto

Desenvolvimento/Registro US: Sarepta Therapeutics, Inc (EUA)

Terapia génica — vetor viral AAVrh74 — Dose Unica |V



PRODUTO DE TERAPIA GENICA - Elevidys®

Registro Sanitario Brasil

v'Registro sanitario do Elevidys ® aprovado na Anvisa em 02/12/2024 (RE n? 4.486/2024),
em carater excepcional registro sob condicdoes especificas firmada em Termo de

Compromisso (TC). Mecanismo regulatério especifico: RDC 505/2021, art. 30.

Indicacao restritiva: pacientes com capacidade de deambulacao, 4-7 anos, com DMD,
sem delecdo dos éxons 8 e/ou 9.

A autorizagdo excepcional (registro condicional) representa uma decisdo baseada no balan¢o entre uma necessidade clinica ndo atendida, sinais
iniciais de beneficio e a obrigacdo de produzir evidéncias adicionais. O acesso antecipado esta diretamente vinculado ao monitoramento pos-
registro.



PRODUTO DE TERAPIA GENICA - Elevidys®

Registro Sanitario Brasil

v'Havia sinais de beneficio em determinados desfechos, mas persistiam incertezas relevantes
guanto a magnitude, a durabilidade e a traducao desses achados em beneficio clinico

sustentado.

Registro de carater excepcional, sob
condicoes de monitoramento de longo prazo definido em TERMO DE COMPROMISSO

v’ Estudo brasileiro de evidéncia de vida real;
v’ Estudo internacional de evidéncia de vida real — em conjunto com EMA (Europa);
v Seguimento de longo prazo dos pacientes dos estudos clinicos.

Entrega periodica de dados de eficacia e seguranca



Agéncia

US FDA (2023)

US FDA (2024)

ANVISA (2024)

PMDA Japao (2025)

EMA (2025)

Registro Elevidys® por Autoridades de Referéncia
Classificagéo Posicéo
Beneficio clinico razoavelmente provavel Aprovacao excepcional (4-5 anos)

Aprovacao tradicional (deambuladores 24 anos)
. . Aprovacao excepcional para ndo deambuladores.
Beneficio clinico provavel o
Pareceres técnicos nao recomendando a

aprovacéao do Elevidys nestes termos.

Indicios de beneficios clinicos com Registro excepcional com Termo de

Incertezas residuais Compromisso

o Aprovacao condicional (idade 3 até 7 anos) e por
Incertezas sobre beneficio clinico, certo o _ _
nivel de eficécia esperado tempo limitado de vigéncia de 3 anos.

Monitoramento dos dados dos estudos clinicos e

de todos os pacientes tratados no comercial

Dados insuficientes para relacéo beneficio-

risco favoravel. Dados de longo prazo .
o . o Registro recusado
iInsuficientes e de qualidade metodoldgica

limitada
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NOVOS ACHADOS DE SEGURANCA- Elevidys®

Em 2025, eventos adversos fatais (insuficiéncia hepatica aguda), nos EUA, pacientes 15 e 16 anos.
Os eventos constituiram sinal de seguranca grave relacionado ao vetor AAVrh74 (ativo do Elevidys).
Investigacao sanitaria, definicao de medidas cautelares:

 Exame das funcdes hepatica basal ampla;

* exames de imagem;

* monitoramento laboratorial mais frequente;

* Introducao de critérios para corticosteroides intravenosos;
e avaliacao médica por hepatologista;

 Vigilancia intensa de infeccoes;

e estudos com imunossupressor alternativo (sirolimos).
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MONITORAMENTO POS-REGISTRO Elevidys®

Termo de Compromisso

1) Alteracao unilateral do TC do Protocolo V2.0 do Estudo SRP-9001-305, sem comunicacao prévia a Anvisa,
suprimindo a obrigacao de analises interinas anuais de eficacia com os pacientes do Estudo 305.

2) A empresa apresentou dados de eficacia disponiveis de outros estudos, consolidados em dois relatorios

independentes e preliminares, que demonstraram que os dados até o momento nao reduziram de forma

suficiente as incertezas que fundamentaram o carater excepcional do registro.
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CANCELAMENTO DO REGISTRO A PEDIDO DA ROCHE

v Em agosto de 2026, a Roche solicitou o cancelamento voluntario do registro do Elevidys® no
Brasil.

v' O cancelamento do registro decorre da conclusdo de que, até este momento, a totalidade dos
dados disponiveis para o Elevidys® nao foi suficiente para atender aos requisitos regulatorios

vigentes necessarios a manutencao do registro condicional.
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CANCELAMENTO DO REGISTRO A PEDIDO DA ROCHE

v’ Os pacientes ja tratados com Elevidys® devem permanecer sob acompanhamento médico

estruturado.

v' A Roche e os servicos de saude devem manter programas estruturados de acompanhamento. A
Anvisa permanece discutindo com a empresa as estratégias especificas para o seguimento dos

pacientes tratados no Brasil (definicao das estratégias, tempo de monitoramento do paciente, etc).
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PERSPECTIVAS

v' A Roche segue empenhada com o programa clinico do Elevidys® e com a apresentacao
das evidéncias necessarias.

v' A Anvisa reafirma sua disposicdo em avaliar prioritariamente futuras submissGes que
tragam evidéncias adicionais, observados os requisitos regulatorios vigentes.

v’ Intencdo da empresa de conduzir estudo clinico confirmatério (Fase 3) com Elevidys®,
incluindo a populacao brasileira.

v Anvisa continua a estimular a pesquisa clinica, bem como acelerar e priorizar o registro
sanitario para produtos destinados ao tratamento de doencas raras e sem alternativas,
principalmente DMD.
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Obrigada

’\'— ANVISA

_I Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

diretoria2@anvisa.gov.br

Contato

Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria - Anvisa
SIA Trecho 5 - Area especial 57 - Lote 200
CEP: 71205-050
Brasilia - DF

WWW.anvisa.gov.br

www.twitter.com/anvisa_oficial
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