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REQUERIMENTO N° 553, DE 2026

Requer informacdes ao Senhor Alexandre Rocha Santos Padilha, Ministro de Estado da
Saude, sobre a situacdo regulatéria, no Brasil, do medicamento Elevidys®
(delandistrogeno moxeparvoveque).
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SENADO FEDERAL

REQUERIMENTO N*® DE

Requer que sejam prestadas, pelo Senhor
Ministro de Estado da Satde, Alexandre
Rocha Santos Padilha, informacdes sobre
a situacdo regulatéria, no Brasil, do
medicamento Elevidys® (delandistrogeno
moxeparvoveque).

Requeiro, nos termos do art. 50, § 2°, da Constituicdo Federal e do
art. 216 do Regimento Interno do Senado Federal, que sejam prestadas, pelo
Senhor Ministro de Estado da Saude, Alexandre Rocha Santos Padilha, informacdes
sobre a situagdo regulatéria, no Brasil, do medicamento Elevidys® (delandistrogeno
moxeparvoveque).

Nesses termos, requisita-se:

1. Qual é a situacdo atual do processo administrativo
referente ao registro excepcional do medicamento Elevidys® (delandistrogeno
moxeparvoveque), atualmente submetido a suspensdo cautelar, e qual o
cronograma estimado para a conclusdo da reavaliagdo regulatéria pela Agéncia
Nacional de Vigilancia Sanitdria (ANVISA)?

2. 0 laboratério responsavel apresentou a Anvisa o relatério resumido
contendo os dados de acompanhamento clinico de quatro anos, previsto para julho
de 2026, bem como os demais documentos necessarios a repactuagdo do Termo de
Compromisso? Em caso afirmativo, informar a data do protocolo e a fase atual de
analise; em caso negativo, esclarecer as providéncias adotadas pela Agéncia diante
do eventual descumprimento.

3. Quais critérios técnicos e cientificos estdo sendo utilizados pela
Anvisa para a reavaliagdo do perfil de risco-beneficio do Elevidys®, especialmente
quanto aos relatos de insuficiéncia hepatica aguda, aos &bitos notificados
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internacionalmente e as evidéncias mais recentes de eficdcia clinica em longo
prazo?

4, Considerando que o registro do medicamento foi concedido em
carater excepcional e condicionado ao cumprimento de obrigacdes pds-registro,
quais exigéncias permanecem pendentes de atendimento pelo detentor do registro
e quais medidas regulatdrias poderio ser adotadas caso persista o descumprimento
dessas obrigacdes?

5. A Anvisa ja definiu quais informagGes adicionais, estudos clinicos,
dados de farmacovigilancia ou evidéncias de mundo real sdo indispensaveis
para subsidiar eventual decisdo sobre o restabelecimento, manutencio ou
cancelamento definitivo do registro excepcional do Elevidys®? Em caso afirmativo,
especificar tais requisitos.

6. Considerando que ha divergéncias entre as Autoridades Reguladoras
Estrangeiras Equivalentes (AREEs) reconhecidas pela Anvisa quanto a avaliagdo
do balango beneficio-risco do Elevidys® - sendo o medicamento autorizado nos
Estados Unidos e no Japdo, mas tendo sua autorizacdo de comercializacdo recusada
pela Agéncia Europeia de Medicamentos (EMA) -, quais fundamentos técnicos e
cientificos estdo sendo considerados pela Anvisa para a condugdo da reavaliacdo do
registro excepcional no Brasil e de que forma as decisdes e evidéncias produzidas
por essas diferentes autoridades regulatérias tém sido incorporadas ao processo
decisério nacional?

7. Enquanto perdurar a suspensdo cautelar do registro, quais medidas
o Ministério da Satude, em articulacdo com a Anvisa, tem adotado para orientar os
servicos de saude, os profissionais assistentes e os pacientes quanto a condugio
clinica dos casos elegiveis a terapia génica, bem como para assegurar transparéncia
e previsibilidade acerca do andamento da andlise regulatéria?

8. Quais foram os critérios adotados pela Anvisa para restringir a
autorizagdo de uso desse medicamento a faixa etdria de quatro a sete anos?
Tal restri¢do surgiu por iniciativa da Agéncia? Considerando que a distrofia
muscular de Duchenne é uma doenga grave, degenerativa e debilitante, por que o
medicamento nio teve sua utilizacdo autorizada para a faixa etdria superior aos
sete anos de idade?

JUSTIFICACAO

A Distrofia Muscular de Duchenne (DMD) é uma doenca genética rara,
degenerativa e progressiva, causada por mutagdes no gene DMD que impedem a
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producio da distrofina, proteina indispensavel a integridade das fibras musculares.
A condi¢do manifesta-se na primeira infincia com o comprometimento acelerado
da funcdo motora e evolui para faléncia respiratéria e cardiaca, resultando em
severa limitagdo da expectativa e da qualidade de vida dos pacientes.

Diante do cardter irreversivel da doenga, o surgimento da
terapia génica representou um marco transformador frente as abordagens
puramente paliativas ou sintomdticas. Nesse cendrio destaca-se o delandistrogene
moxeparvoveque (Elevidys®), tratamento de dose unica administrado via vetor
viral (AAVrh74) para restaurar a producdo de uma versio funcional da distrofina
no tecido muscular.

No Brasil, a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa)
concedeu o registro excepcional ao medicamento em dezembro de 2024,
direcionado a criangas deambuladoras na faixa de 4 a 7 anos. Todavia, em julho de
2025, a agéncia determinou a suspensdo cautelar da comercializa¢do, importagdo e
uso do produto em territério nacional (Resolucdo RE n® 2.813/2025), motivada por
alertas internacionais e relatos de dbitos decorrentes de toxicidade e insuficiéncia
hepatica aguda associadas ao tratamento.

Atualmente, a reavaliacio da medida restritiva encontra-se
condicionada a andlise técnica de dados complementares de farmacovigilancia, a
valida¢do de um Plano de Gerenciamento de Risco Hepdtico e ao cumprimento das
pendéncias do Termo de Compromisso assumido pela fabricante junto a Anvisa,
nos termos da RDC n® 505/2021.

A gravidade da situacdo reside na extrema sensibilidade temporal
da DMD: o prolongamento da suspensdo cautelar faz com que dezenas de
criangas brasileiras percam irreversivelmente a janela terapéutica de elegibilidade
(capacidade de deambulacéo e limite etdrio).

Acompanhamos no Senado Federal em conjunto com dezenas de
familias, pacientes e organiza¢des da sociedade civil que buscaram nosso apoio, o
processo supracitado, especialmente no ambito da Subcomissdo Permanente de
Direitos das Pessoas com Doencas Raras da Comissdo de Assuntos Sociais, da qual
tive a honra de ser Presidente no biénio 2023-2024.

Diante do exposto, impde-se a atuagdo do Poder Legislativo para
fiscalizar e buscar esclarecimentos oficiais sobre o estagio das analises regulatdrias,
as pendéncias documentais da empresa detentora do registro e as diretrizes
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adotadas para equilibrar a rigorosa seguranca sanitaria com o direito de acesso dos
pacientes.

Sala das Sessdes, 28 de julho de 2026.

Senadora Mara Gabrilli
(PSD - SP)
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