SENADO FEDERAL
REQUERIMENTO N° 151, DE 2025

Requer informacBes ao Senhor Alexandre Padilha, Ministro de Estado da Saude, sobre o
registro do medicamento lzcargo (pabinafusp-alfa) e de outros produtos farmacéuticos
destinados ao tratamento de doencas raras.
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SENADO FEDERAL

REQUERIMENTO N*® DE

Requer que sejam prestadas, pelo Senhor
Ministro de Estado da Saude, Alexandre
Padilha, informagdes sobre o registro
do medicamento Izcargo (pabinafusp-
alfa) e de outros produtos farmacéuticos
destinados ao tratamento de doencas
raras.

Senhor Presidente,

Requeiro, nos termos do art. 50, § 22, da Constituicdo Federal e do art.
216 do Regimento Interno do Senado Federal, que sejam prestadas, pelo Senhor
Ministro de Estado da Sadde, Alexandre Padilha, informagGes sobre o registro
do medicamento Izcargo (pabinafusp-alfa) e de outros produtos farmacéuticos

destinados ao tratamento de doencas raras.
Nesses termos, requisita-se resposta as seguintes indagacdes:

1. Que medicamentos estdo registrados na Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitdria (ANVISA) para o tratamento da sindrome de
Hunter? Entre esses produtos, quais sdo capazes de ultrapassar
a barreira hematoencefilica, para que possam atuar também nas
células do sistema nervoso central?

2. Em que fase de avaliacdo estd o processo de registro do

medicamento Izcargo® (pabinafusp alpha)?
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Que exigéncias ainda devem ser cumpridas para que o Izcargo®
receba o registro e, assim, possa ser disponibilizado para as pessoas
com sindrome de Hunter?

A existéncia de registro do Izcargo® concedido a empresa JCR
Pharmaceuticals pela autoridade sanitdria do Japdo (Ministry of
Health, Labour and Welfare) pode colaborar, de alguma maneira,
para que haja maior celeridade na concessdo do registro do
medicamento Izcargo®?

O Ministério da Satide e a Anvisa tém ciéncia de que a farmacéutica
JCR escolheu o Brasil como o segundo pais a testar a fase do II
Izcargo® e, posteriormente, submeté-lo para avaliacdo de registro?
Pela primeira vez o Brasil esteve na vanguarda de um ensaio
clinico, que pode ser um exemplo regulatério para atrair novas
pesquisas de terapias para doencas raras. Ha interesse por parte do
Ministério da Satide de usar a experiéncia com este medicamento,
como meio de o Brasil se tornar um pais de vanguarda, atrativo
para novos testes e registros de tecnologias inovadoras, nos
igualando as grandes poténcias econdmicas?

O arts. 14 e 15 da Resoluc¢do da Diretoria Colegiada n° 205, de 28 de
dezembro de 2017, da Anvisa, flexibilizam o processo de concessdo
de registro para medicamentos destinados ao tratamento de
doengas raras, admitindo a apresentacdo de complementacio
de dados e provas adicionais posteriormente a concessido do
registro, mediante a assinatura de termo de compromisso com
esse propdsito. Essa modalidade estd sendo aplicada no processo
de registro do medicamento Izcargo®? Quais sdo os eventuais
empecilhos que impedem a utilizagdo dessa citada flexibilizacdo a
concessdo do registro do medicamento Izcargo®?

A Anvisa se valeu da Lei das Startups - Lei Complementar n° 182,

de 1° de junho de 2021 - para publicar o Edital de Chamamento
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n° 11, de 8 de agosto de 2024, destinado a coletar contribui¢des
ao documento Relatdrio Parcial de Anélise de Impacto Regulatério
(AIR), referente ao estabelecimento de modelo de Ambiente
Regulatério Experimental (Sandbox Regulatério) para a Agéncia.
Quais sdo as medidas e as iniciativas previstas, no ambito
desse Sandbox Regulatdrio, para o tema do registro de produtos
destinados a terapia de doencas raras? A Anvisa pretende
flexibilizar as regras, para que o registro e a autorizagdo de uso de

tais produtos sejam realmente facilitados?

JUSTIFICACAO

A Sindrome de Hunter (SH) - também conhecida como
mucopolissacaridose tipo II (MPS II) - é uma doenca rara ligada caracterizada pela
atividade deficiente da enzima iduronato-2-sulfatase (IDS), que atua na degradacio
de glicosaminoglicanos (GAG), compostos que sdo produzidos pelo organismo.
Com isso, os GAG ndo sdo eliminados adequadamente e se acumulam nos diversos

tecidos, gerando consequéncias sistémicas.

As manifestacdes clinicas, que podem se iniciar j& nos primeiros
meses de vida, sdo heterogéneas e progressivas e, de acordo com a ocorréncia
de regressdo neuroldgica, a doenca pode ser classificada em grave ou atenuada.
Os sintomas mais comuns da SH abrangem: alterag¢ées faciais, rigidez articular,
hepatoesplenomegalia, perda auditiva, degeneragdo da retina, dificuldade para
falar e de se movimentar, infec¢des respiratdrias frequentes, surgimento de
hérnias e lesdes frequentes na pele, apneia obstrutiva do sono, hidrocefalia, baixa

estatura, além de altera¢des neuroldgicas, podendo haver deficiéncia cognitiva.

Desde 2008, foi aprovado tratamento para a doenca por meio
do farmaco idursulfase, mas esse principio ativo ndo ultrapassa a barreira

hematoencefilica e, portanto, ndo intervém adequadamente na evolugdo da
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doenga na maioria dos pacientes, que apresentam repercussdes neuroldgicas

progressivas.

Contudo, um novo e promissor medicamento foi desenvolvido e
recebeu registro sanitario noJapao em 2021, sob o nome de Izcargo® (com principio
ativo pabinafusp alpha), para a terapia da sindrome de Hunter. Esse fdrmaco, que
atravessa a barreira hematoencefalica e atua sobre os efeitos neuroldgicos, esta
sendo utilizado no Brasil em testes de fase Il em cerca de 10% das pessoas com
a doenca no Pafs desde 2022 e para ele ja ha pedido de concessdo de registro,
solicitado nesse mesmo ano, junto a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitéria
(ANVISA).

Essa nova formulagdo renovou a esperanca das familias e pacientes,
que aguardam ha quase trés anos a concessdo de seu registro pela Anvisa. Por
essa razdo, consideramos ser de interesse publico a busca de informacdes sobre o
processo de concessdo de seu registro, que pode mudar a vida desses brasileiros e,

portanto, deve ser concluido em prazo razoavel.

Dentro dessa mesma temadtica, julgamos oportuno questionar as
autoridades sanitdrias quanto a intencao de se flexibilizarem as regras regulatérias
em favor da facilitagdo da concessdo do registro e da autorizag¢do de uso de terapias

destinadas ao tratamento de doencas raras.

Certos de que a preservacido da saude e de vidas é primordial - e
também principio suficiente para que ocorra a flexibilizagdo de regramentos
sanitarios, como ocorreu na pandemia da covid-19 -, apresentamos o presente

requerimento de informagdes.

Sala das Sessdes, 7 de marco de 2025.

Senadora Mara Gabrilli
(PSD - SP)
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