Ministério da Satude
Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Inovagdo e do Complexo Econdmico-Industrial da Saude
Departamento de Gestdo e Incorporagdo de Tecnologias em Salde
Coordenagdo de Incorporagdo de Tecnologias

OFiCIO N2 152/2025/CITEC/DGITS/SECTICS/MS
Brasilia, 31 de margo de 2025.

A Sua Exceléncia o Senhor

NAPOLEAO BERNARDES

Deputado Estadual

Assembleia Legislativa do Estado de Santa Catarina - Gabinete do Deputado Estadual Napoledo Bernardes

E-mail: gabinete@napoleaobernardes.com.br

Assunto: Mog3o n2 0046/2025. Solicitacdo da incorporacdo do medicamento delandistrogeno moxeparvoveque.
Prezado Senhor,

Cumprimentando-o cordialmente, referimo-nos ao Oficio n2 GPS/DL/040/2025 (0046733788), de 12/03/2025, registrado no Ministério da Saude
sob 0 25000.040204/2025-71, que:

“Apela ao Ministro da Satde e a Diretora do Departamento de Gestdo e Incorporagdo de Tecnologia em Saude pela incorporagdo do medicamento Elevidys ao Sistema
Unico de Satde.”.

Conforme atribuigGes insculpidas no art. 36 do Decreto n2 11.798[1], de 28 de novembro de 2023, o Departamento de Gestdo e Incorporagdo de
Tecnologias em Saude — DGITS/SECTICS/MS é responsavel, dentre outras, por subsidiar e dar suporte as atividades e as demandas da Comissdo Nacional de
Incorporagdo de Tecnologias no Sistema Unico de Satde — Conitec.

A Conitec, érgdo colegiado de carater permanente, integrante da estrutura regimental do Ministério da Salude, tem por objetivo assessorar a Pasta
nas atribui¢des relativas a incorporagdo, exclusdo ou alteragdo pelo Sistema Unico de Saude - SUS de tecnologias em salide, bem como na constituicdo ou
alteragdo de protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas.

1. Da Distrofia Muscular de Duchenne - DMD

Dentre o espectro de doengas que afetam a fraqueza muscular progressiva, destaca-se a DMD devido, principalmente, ao seu cunho genético. A
DMD é caracterizada por uma desordem severa ligada ao cromossomo X causada por mutagGes no gene da distrofina, que culminam na perda funcional da
proteina a ser sintetizadal2].

Por se tratar de um padrdo de heranga recessivo, a DMD é mais comum no sexo masculino, embora também ocorra no sexo feminino, em que os

sintomas se apresentam mais moderados!3]. Como revisado por Bez Batti Angulski e colaboradores (2023)[‘—”, os primeiros sintomas de fraqueza muscular
ocorrem inicialmente em musculos proximais e, posteriormente, progridem para os mais distais. Essa caracteristica faz com que o diagndstico seja feito nos
primeiros anos de vida do paciente.

Clinicamente, a manifestagdo dessa doenga é caracterizada pelo atraso no desempenho motor grosso, anormalidades na marcha, hipertrofia da
panturrilha, dificuldade de se levantar da posi¢do deitada ou sentada, além de quedas frequentes. Essas manifestagSes ocorrem devido a perda funcional da

distrofina, que modifica os midcitos e progressivamente sdo substituidos por fibrose e tecido adiposo[g].

Devido a progressdo da doenga e consequente perda da funcionalidade muscular, pacientes com DMD usualmente necessitam de cadeiras de
rodas entre 10-12 anos e entre 20-40 anos de idade os musculos cardiacos e respiratdrios sdo afetados, culminando em parada cardfaca/respiratéria[ﬁl. Dessa
maneira, esses pacientes possuem uma baixa expectativa de vida, com a média de 28 anos para aqueles pacientes que nasceram apds 1990171,

Essa é a desordem recessiva mais comum no mundo, com uma prevaléncia global de 3,6 a cada 100.000 pessoas e de 5,1 a cada 100.000 pessoas

na América do Norte2M4], No Brasil, ndo ha dados de prevaléncia acurados para todo o territério®. 0 diagndstico da DMD é feito clinica e laboratorialmente.
Sdo observados os sintomas clinicos do paciente e, juntamente, é realizado diagndstico molecular, que consiste em verificar mutagdes no gene da distrofina (via
reagdo em cadeia da polimerase multiplex ou por microarranjo).

No entanto, se a variante génica causadora nao for identificada ap6s essas analises iniciais e também de analise de pequena mutagdo, os pacientes

devem ser encaminhados para realizagdo de bidpsia muscular e andlise de proteina ou mRNAL2]. Ainda n3o ha disponibilizado tratamento preventivo ou curativo
para a DMD. Atualmente, sdo utilizados pelo mundo trés categorias de medicamentos usados: glicocorticoides, exon skipping e terapia génica.

Embora haja melhora nos parametros de for¢a muscular em decorréncia dos glicocorticoides (melhora da forga, da fungdo motora, retardar a
perda de deambulagdo e também da fungdo pulmonar, etc), ainda ndo ha elucidagdo total do mecanismo de agdo de como esse fendémeno ocorrel8],
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2. Do processo de incorporacao de medicamentos no SUS

A Constituicdo Federal estabelece, em seu art. 200, a competéncia do SUS, in verbis:

"Art. 200. Ao sistema unico de satde compete, além de outras atribuigbes, nos termos da lei:

hetd i

| - controlar e fiscalizar procedi produtos e ias de interesse para a saiude e participar da produgdo de medic quip
imunobiolégicos, hemoderivados e outros insumos;

Il - executar as ages de vigildncia sanitdria e epidemioldgica, bem como as de saude do trabalhador;

1Il - ordenar a formagdo de recursos humanos na drea de saude;

IV - participar da formulagdo da politica e da execugdo das agbes de saneamento bdsico;

V - incrementar, em sua drea de atuagdo, o desenvolvimento cientifico e tecnoldgico e a inovagéo;

VI - fiscalizar e inspecionar alimentos, compreendido o controle de seu teor nutricional, bem como bebidas e dguas para consumo humano;

VIl - participar do controle e fiscalizagéo da produgdo, transporte, guarda e utilizagdo de substéncias e produtos psicoativos, téxicos e radioativos;

VIl - colaborar na protegdo do meio ambiente, nele compreendido o do trabalho." (grifamos).

Em consonancia com essas disposi¢des e principios constitucionais, a Lei n2 8.080, de 19 de setembro de 1990, previu o acesso universal e
igualitario as agBes e aos servigos para a sua promogdo, protecdo e recuperagdo e que a incorporagdo, exclusdo e alteragdo pelo SUS de novos medicamentos
deve ser precedida de analise acerca de evidéncias cientificas e de avaliagdo econémica, veja-se:

"Art. 22 A saude é um direito fundamental do ser humano, devendo o Estado prover as condigdes indispensdveis ao seu pleno exercicio.

§ 12 O dever do Estado de garantir a saude consiste na formulagdo e execugdo de politicas econémicas e sociais que visem a redugdo de riscos de doengas e de
outros agravos e no estabelecimento de condi¢ées que assegurem acesso universal e igualitdrio ds acées e aos servicos para a sua promogdo, protecéo e
recuperagdo.

§ 22 O dever do Estado ndo exclui o das pessoas, da familia, das empresas e da sociedade.

Art. 3° Os niveis de satide expressam a organizagdo social e econémica do Pais, tendo a satide como determinantes e condicionantes, entre outros, a alimentacdo, a
moradia, o saneamento bdsico, o meio ambiente, o trabalho, a renda, a educagdo, a atividade fisica, o transporte, o lazer e o acesso aos bens e servicos
essenciais. (Redagdo dada pela Lei n® 12.864, de 2013)

Pardgrafo unico. Dizem respeito também a saude as agbes que, por for¢a do disposto no artigo anterior, se destinam a garantir as pessoas e a coletividade condi¢des
de bem-estar fisico, mental e social.

o prrs

Art. 19-Q. A incorporagdo, a exclusdo ou a alteragdo pelo SUS de novos medic pr
protocolo clinico ou de diretriz terapéutica, sdo atribui¢es do
SUS. (Incluido pela Lei n® 12.401, de 2011)

bem como a constitui¢cdo ou a alteragdo de
ério da Satude, ado pela Comissdo Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no

e proc

§ 1° A Comissdo Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no SUS, cuja composicéo e regimento sdo definidos em regulamento, contard com a participacdo de 1 (um)
representante indicado pelo Conselho Nacional de Satide e de 1 (um) representante, especialista na drea, indicado pelo Conselho Federal de Medicina. (Incluido pela Lei
n212.401, de 2011)

§ 2° O relatdrio da Comisséio Nacional de Incorporagéo de Tecnologias no SUS levard em consideragéo, necessarit e: (Incluido pela Lei n® 12.401, de 2011)

| - as evidéncias cientificas sobre a eficdcia, a acurdcia, a efetividade e a seguranca do medicamento, produto ou procedimento objeto do processo, acatadas pelo
drgéo competente para o registro ou a autorizagédo de uso; (Incluido pela Lei n® 12.401, de 2011)

Il-a liagdio econémica comparativa dos beneficios e dos custos em relagéo ds tecnologias ja incorporadas, inclusive no que se refere aos atendimentos
domiciliar, ambulatorial ou hospitalar, quando cabivel. (Incluido pela Lei n2 12.401, de 2011)

§ 32 As metodologias empregadas na avaliagdo econémica a que se refere o inciso Il do § 22 deste artigo serdo dispostas em regulamento e amplamente divulgadas,
inclusive em relagdo aos indicadores e pardmetros de custo-efetividade utilizados em combinagéo com outros critérios. (Incluido pela Lei n® 14.313, de 2022)

quando as circunstdncias exigirem. (Incluido pela Lei n° 12.401, de 2011)

§ 1° 0 processo de que trata o caput deste artigo observard, no que couber, o disposto na Lei n° 9.784, de 29 de janeiro de 1999, e as seguintes determinagées
especiais: (Incluido pela Lei n® 12.401, de 2011)

| - apresentagdo pelo interessado dos documentos e, se cabivel, das amostras de produtos, na forma do regulamento, com informagdes necessdrias para o atendimento
do disposto no § 2° do art. 19-Q; (Incluido pela Lei n® 12.401, de 2011)
Il - (VETADO); (Incluido pela Lei n® 12.401, de 2011)

IIl - realizagéo de consulta publica que inclua a divulgagdo do parecer emitido pela Comisséo Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no SUS; (Incluido pela Lei n?
12.401, de 2011)

IV - realizagéo de audiéncia publica, antes da tomada de decisdo, se a relevéncia da matéria justificar o evento. (Incluido pela Lei n2 12.401, de 2011)

V - distribuicdo aleatdria, respeitadas a especializagéo e a competéncia técnica requeridas para a andlise da matéria; (Incluido pela Lei n2 14.313, de 2022)

VI - publicidade dos atos processuais. (Incluido pela Lei n2 14.313, de 2022)

Art. 19-T. Sdo vedados, em todas as esferas de gestéo do SUS: (Incluido pela Lei n® 12.401, de 2011)

I - o pagamento, o ressarcimento ou o reembolso de medicamento, produto e procedimento clinico ou cirurgico experimental, ou de uso néo autorizado pela Agéncia
Nacional de Vigildncia Sanitdria - ANVISA; (Incluido pela Lein® 12.401, de 2011)

Il - a disp ¢do, o pag to, o ressarcimento ou o reembolso de medicamento e produto, nacional ou importado, sem registro na Anvisa. (Incluido pela Lei n®
12.401, de 2011)

Pardgrafo unico. Excetuam-se do disposto neste artigo: (Incluido pela Lei n® 14.313, de 2022)
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I - medicamento e produto em que a indicagdo de uso seja distinta daquela aprovada no registro na Anvisa, desde que seu uso tenha sido recomendado pela Comisséo
Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no Sistema Unico de Satde (Conitec), demonstradas as evidéncias cientificas sobre a eficdcia, a acurdcia, a efetividade e a
seguranga, e esteja padronizado em protocolo estabelecido pelo Ministério da Satide; (Incluido pela Lei n® 14.313, de 2022)

Il - medicamento e produto recomendados pela Conitec e adquiridos por intermédio de organismos multilaterais internacionais, para uso em programas de satide
publica do Ministério da Saude e suas entidades vinculadas, nos termos do § 52 do art. 82 da Lei n® 9.782, de 26 de janeiro de 1999. (Incluido pela Lei n® 14.313, de
2022)" (grifamos).

A regulamentagdo desses dispositivos legais ficou a cargo do Decreto n? 7.646, de 21 de dezembro de 2011, que dispde sobre a Conitec e sobre o
processo administrativo para incorporagdo, exclusdo e alteragdo de tecnologias em saude pelo SUS. Nesse sentido, destaca-se:

"Art. 22 A CONITEC, drgdo colegiado de cardter permanente, integrante da estrutura regimental do Ministério da Satide, tem por objetivo assessorar o Ministério
da Saude nas atribuigées relativas a incorporacdo, exclusdo ou alteragdo pelo SUS de tecnologias em satide, bem como na constituigdo ou alteragdo de protocolos
clinicos e diretrizes terapéuticas.

Art. 32 Sdo diretrizes da CONITEC:

PR fid,

I - a univer e aintegr le das agdes de satide no Gmbito do SUS com base no melhor conhecimento técnico-cientifico disponivel;

Il - a protegdo do cidaddo nas agdes de assisténcia, prevengdo e promogdo a satide por meio de processo seguro de incorporagdo de tecnologias pelo SUS;
IIl - a incorporagdo de tecnologias por critérios racionais e pardmetros de eficdcia, eficiéncia e efetividade adequados as necessidades de satide; e

IV - a incorporagdo de tec gias que sejam rel tes para o cidaddo e para o sistema de saude, baseadas na relagdo custo-efetividade.

Art. 52 A estrutura de funcionamento da CONITEC compde-se de:
Plengrio:

1Il - Comité de Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas; e (Incluido pelo Decreto n® 11.161, de 2022) Vigéncia

IV - Secretaria-Executiva. (Incluido pelo Decreto n® 11.161, de 2022) Vigéncia

~ P g ] P

Art. 62 Os Comités sdo resp gveis pela de relatérios e pareceres conc a ar o ério da Saude: (Redagdo dada pelo Decreto
n?11.161, de 2022) Vigéncia
| - na incorporagdo, exclusdo ou alteragdo, pelo SUS, de tecnologias em saude; (Incluido pelo Decreto n® 11.161, de 2022) Vigéncia

Il - na constitui¢do ou alteragdo de protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas; e (Incluido pelo Decreto n® 11.161, de 2022) Vigéncia

Il - na atualizagdo da RENAME. (Incluido pelo Decreto n® 11.161, de 2022) Vigéncia

Art. 15. A incorporagdo, a exclusdo e a alteragédo pelo SUS de tecnologias em satide e a constituigdo ou a alteragdo de protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas
serdo precedidas de processo administrativo, em procedii a ser definido em ato do Ministro de Estado da Satde, que observard as seguintes etapas: (Redacdo
dada pelo Decreto n® 11.161, de 2022) Vigéncia

I - protocolo do requerimento pela parte interessada; (Incluido pelo Decreto n® 11.161, de 2022) Vigéncia

Il - andlise de conformidade pela Secretaria-Executiva da CONITEC, nos termos do disposto no art. 16; (Incluido pelo Decreto n® 11.161, de 2022) Vigéncia

Il - elaboragdo de relatdrio pela Secretaria-Executiva da CONITEC, para subsidiar as recomendagées dos Comités da CONITEC, nos termos do disposto no art. 18;
(Incluido pelo Decreto n® 11.161, de 2022) Vigéncia

IV - deliberagéo preliminar dos Comités da CONITEC, com a sua posterior submissdo & consulta publica, nos termos do disposto no art. 19; (Incluido pelo Decreto n®
11.161, de 2022) Vigéncia

V - deliberagdo final dos Comités da CONITEC, convertida em registro, nos termos do disposto no art. 17; (Incluido pelo Decreto n® 11.161, de 2022) Vigéncia

VI - decisdo do Secretdrio de Ciéncia, Tecnologia, Inovagdo e Insumos Estratégicos em Satde do Ministério da Saude, nos termos do disposto no art. 23; e (Incluido pelo
Decreto n®11.161, de 2022) Vigéncia

VIl - julgamento de eventual recurso pelo Ministro de Estado da Satde, nos termos do disposto no art. 27. (Incluido pelo Decreto n® 11.161, de 2022) Vigéncia

§ 12 O requerimento de instaurag¢do do processo administrativo para a incorporagdo e a alteragéo pelo SUS de tecnologias em satide serd protocolado pelo

interessado na Secretaria-Executiva da CONITEC, e serd ac hado de: (Redagéo dada pelo Decreto n® 11.161, de 2022) Vigéncia

P

I - formuldrio integralmente preenchido, de acordo com o modelo estabelecido pela CONITEC;

I - nimero e validade do registro da tecnologia em satide na ANVISA;

Inai .

Il - evidéncia cientifica que d re que a tec
g
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€, no minil tdo eficaz e sequra is no SUS para determinada indicagdo;

IV - estudo de liagdio ec ica c ando a tec

com as tecnologias em satide disponibilizadas no SUS;

VI - o prego fixado pela CMED, no caso de medicamentos; e (Redacdo dada pelo Decreto n® 11.161, de 2022) Vigéncia

VIl - andlise de impacto org drio da tec ia em saude no SUS. (Incluido pelo Decreto n? 11.161, de 2022) Vigéncia

g

Art. 18. Para subsidiar a deliberagdo de que trata o art. 17, a Secretaria-Executiva da CONITEC elaborard relatdrio que levard em consideragdo: (Redacdo dada pelo
Decreto n®11.161, de 2022) Vigéncia

I - as evidéncias cientificas sobre a eficdcia, a acurdcia, a efetividade e a seguranca do medicamento, produto ou procedimento objeto do processo, acatadas pelo
drgdo competente para o registro ou a autorizagéo de uso;

Il - a avaliagéo econémica comparativa dos beneficios e dos custos em relagéio as tecnologias jG incorporadas, inclusive no que se refere aos atendimentos
domiciliar, bul ial ou hospitalar, q do cabivel; e

Il - 0 impacto da incorporagéo da tecnologia no SUS." (grifamos).
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Portanto, para que um medicamento seja fornecido pelo SUS, é necessario, via de regra:
i) registro na Anvisa;
ii) preco regulado pela Camara de Regulagdo do Mercado de Medicamentos - CMED;
iii) que a avaliagdo seja solicitada a Conitec por algum proponente;
iv) que ela seja analisada e recomendada pela Conitec; e

v) que o Secretario de Ciéncia, Tecnologia e Inovagdo e do Complexo Econémico-Industrial da Satde - SECTICS/MS decida pela incorporagio,
apos regular andlise e recomendagdo da Conitec, conforme disposto na a Lei n2 8.080/1990, no Decreto n2 7.646/2011 e no Anexo XVI da
Portaria de Consolidagdo GM/MS n2 1/2017.

3. Da tecnologia delandistrogeno moxeparvoveque

Delandistrogeno moxeparvoveque (Elevidys®) é uma terapia genética baseada em vetor de virus adeno-associado - AAV. Foi projetada para
fornecer um gene que codifica uma proteina micro-distrofina, uma versdo encurtada (138 kDa) da distrofina normal (427 kDa), a todos os musculos afetados pela

pmpl2!,

Na Anvisa, o processo de registro sanitdrio foi publicado em 02/12/2024, por meio da Resolucdo-RE n2 4.486, de 29 de novembro de 2024. A
agéncia noticiou o registro nos seguintes termos:

“A Anvisa concedeu o registro do Elevidys® (delandistrogeno moxeparvoveque) para a empresa Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A. Este é o primeiro
medicamento de terapia génica aprovado no Brasil para tratar criangas deambuladores (que ainda conseguem caminhar) de 4 a 7 anos de idade com distrofia
muscular de Duchenne (DMD). O registro foi publicado no Didrio Oficial da Unido desta segunda-feira (2/12).

[..]

Beneficios e riscos

Os beneficios do Elevidys no tratamento de pacientes com DMD, deambulantes, com idade de 4 a 7 anos de idade, demonstram uma melhora significativa em fungdes
essenciais, como a capacidade de ficar em pé, caminhar e subir escadas. Esses beneficios superam os riscos associados ao tratamento.

A relagdo entre beneficios e riscos é considerada favordvel, mesmo diante de incertezas, como a duragdo da resposta terapéutica.

A aprovagdo do registro do Elevidys oferece uma alternativa terapéutica capaz de retardar ou prevenir o declinio funcional irreversivel, em pacientes que possuem
poucas ou nenhuma opgdo de tratamento disponivel para evitar a progressdo desse declinio ao longo do tempo.

Monitoramento pos-aprovagdo e Termo de Compromisso

Um registro sanitdrio sob condicdes, em circunstdncias excepcionais, é aplicado a medicamentos que nédo se encaixam no processo de registro padrdo, pois dados
abrangentes ndo podem ser obtidos devido ao pequeno numero de pacientes, a dificuldade de coletar informagbes completas de eficdcia e segurang¢a devido a
caracteristicas especificas da doenga, ou a lacunas no conhecimento cientifico, inclusive sobre a tecnologia inovadora. Esses medicamentos estdo sujeitos a obrigagdes
especificas de monitoramento pds-registro.

estudos que o embasaram, h3, ainda, incertezas quanto ao beneficio clinico do medicamento.

A alteragdo da expressdo de distrofina e a diferenga em escala, que foram significativas em alguns grupos, ndo traz, necessariamente desfecho
robusto sobre o ganho clinico para esse paciente. Por isso, a Anvisa, ao deferir o registro, impde a necessidade de monitorar os pacientes para confirmar a
eficacia e seguranga em longo periodo.

Destaca-se que, no dia 18 de margo de 2025, a empresa Sarepta anunciou a morte de um jovem de 16 anos em decorréncia de um quadro de
insuficiéncia hepatica aguda. O medicamento foi administrado em dezembro de 2024. A lesdo hepatica grave aguda esta entre os eventos adversos graves apds a
administragdo da tecnologia, mas, até o momento, ndo havia notificagdo de evolugdo do quadro para morte. A Sarepta declarou que testes revelaram que o
paciente teve uma infec¢do recente por citomegalovirus (CMV), identificada pelo médico assistente como um possivel fator contribuinte, no entanto, a empresa
estd analisando as informagdes do caso concreto.

Os pacientes com idade abaixo de quatro anos, acima de oito anos e aqueles com condigdo clinica ndo-ambulatoriais estdo sendo recrutados em
ensaios clinicos multicéntricos em outros paises, ndo tendo ainda nenhum dado que demonstre eficacia ou seguranga. Importante destacar, a partir do perfil de

. , . ® . P . .
pacientes em recrutamento nos estudos clinicos, que o uso do Elevidys continua exigindo acompanhamento e monitoramento dos pacientes para levantar
dados de seguranga e eficacia, em diferentes perfis de pacientes e faixa etaria.
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A empresa Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A. protocolou pedido de avaliagdo para incorporagdo do delandistrogeno
moxeparvoveque na Comissdo para pacientes pediatricos deambuladores com idade entre 4 e 7 anos, diagnosticados com DMD e mutagdo confirmada no gene
DMD, sem dele¢do nos éxons 8 e/ou 9 e que possuem titulo de anticorpos < 1:400. O tema foi avaliado preliminarmente durante a 1392 Reunido Ordinarial2? da
Conitec, no dia 03/04/2025, momento que os membros do Comité de Medicamentos recomendaram o encaminhamento da demanda a consulta publica com
parecer desfavoravel.

A demanda seguira o rito previsto no Decreto n? 7.646, de 21 de dezembro de 2011, e sera disponibilizada em consulta publica para manifestagdo
da sociedade. Findo o prazo, o Comité de Medicamentos avaliard as contribuigdes recebidas e emitird parecer conclusivo. A decisdo final serd dada pela
Secretaria da SECTICS/MS e podera ser precedida por audiéncia publica, se a relevancia da matéria justificar o evento. Ao final, publica-se a decisdo no Diario

Oficial da Unido.

4. Do Monitoramento do Horizonte Tecnolégico - MHT para o tratamento da DMD

O MHT é uma etapa especifica no processo de Avaliagdo de Tecnologias em Salde - ATS, que tem como objetivo identificar tecnologias novas e
emergentes e prever os impactos que essas possam causar no sistema de saude. Nesse sentido o MHT pode auxiliar o processo de incorporagdo, no que diz
respeito a antecipagdo das demandas e a identificagdo de tecnologias que tenham custo financeiro vidvel para o sistema de saude, mas também impacto
favordvel na pratica clinica, na organizagdo dos servigos e nos aspectos sociais e éticos associados a sua utilizagdo.

No que tange ao MHT, foi realizada a busca nas bases ClinicalTrials e Cortellis, restando claro que além do delandistrogeno moxeparvoveque, os
principios ativos abaixo destacados apresentam potenciais para o tratamento da DMD:

Principio ativo Mecanismo de acdo Via de administragdo Estudos de Eficacia Aprovacdo para a populagdo em analise
| Anvisa e EMA: Sem registro
Givinostat 'n.dutor .de apoptose ) que Via oral Fase 4
inibe a histona desacetilase FDA: Registrado (2024)
Andlogo do glicocorticoide . . . .
Vamorolone delta—g g Via oral Fase 4 Anvisa: Sem registro EMA e FDA: Registrado (2023)
Anvisa e EMA: Sem registro
Casimersen Terapia de RNA antisense Via intravenosa Fase 4 .
FDA: Registrado (2021)
Oligonucleotideo antisense
da subclasse Anvisa e EMA: Sem registro
Viltolarsen fosf N foli Via intravenosa Fase 4 .
osforodiamidato morfolino FDA: Registrado (2020)
oligdmero
Oligonucleotideo antisense
da subclasse Anvisa e EMA: Sem registro
Golodirsen L X Via intravenosa Fase 4
fosforodiamidato morfolino FDA: Registrado (2019)
oligbmero
Inibidor de miosina Il do
Sevasemten , e Via oral Fase 3 Anvisa, EMA e FDA: Sem registro
musculo equelético
Te i éni t
GNT-004 t.erap|a genica . de vetor Via intravenosa Fase 3 Anvisa, EMA e FDA: Sem registro
viral adenoassociado 8
Deramiocel Células tronco alogénicas Via intravenosa Fase 3 Anvisa, EMA e FDA: Sem registro
Inibidor seletivo da
Pizuglanstat . . Via intravenosa Fase 3 Anvisa, EMA e FDA: Sem registro
prostaglandina D2 sintase
Fordadistrogen Terapi éni r
ordadistrogene !.3 apla genica . de veto Via intravenosa Fase 3 Anvisa, EMA e FDA: Sem registro
movaparvovec viral adenoassociado 9
Nucleotideo antisense de
ATL-1102 segunda geragdo que inibe | Viaintravenosa Fase 2 Anvisa, EMA e FDA: Sem registro
o RNA mensageiro CD49d
Brogidirsen Qllgonucleotldeo antisense Via intravenosa Fase 2 Anvisa, EMA e FDA: Sem registro
ligado ao exon 44
Delpacibart Anticorpo monoclonal
P R ligado ao receptor | Viaintravenosa Fase 2 Anvisa, EMA e FDA: Sem registro
zotadirsen . .
antitransferrina
oligonucleotideo antisense . . .
DYNE-251 . Via intravenosa Fase 2 Anvisa, EMA e FDA: Sem registro
ligado ao receptor TFR-1
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Terapia peptidica conjugada
PGN-EDO51 a fosforodiamidato | Viaintravenosa Fase 2 Anvisa, EMA e FDA: Sem registro
morfolino oligbmero (PMO)

Terapia génica de vetor

RGX-202 viral adenoassociado 8

Via intravenosa Fase 2 Anvisa, EMA e FDA: Sem registro

Antagonista do receptor de

Satralizumabe L6

Via intravenosa Fase 2 Anvisa, EMA e FDA: Sem registro

Terapias genéticas de vetores de virus adeno-associados in vivo, como o delandistrogeno moxeparvoveque envolvem monitoramento de
seguranga complexo, continuo e intensivo, com visitas de acompanhamento frequentes devido ao risco de efeitos adversos graves imunomediados. Centros que
pretendem oferecer a terapia deverdo estabelecer equipes interdisciplinares compostas por neurologia, cardiologia, pneumologia, imunologia, hepatologia, e
nefrologia para garantir um tratamento seguro e abrangente[u]. Consequentemente, o acesso a centros qualificados é restrito, levando a disponibilidade
geografica desigual de instalagdes de tratamento. Com acesso limitado aos centros, alguns pacientes podem tornar-se inelegiveis devido a soroconversdo ou
piora do estado médico enquanto aguarda tratamento.

5. Da Disponibilizagdo de Informagdes na Internet

As demandas submetidas a apreciagdo da Conitec e o status do processo podem ser conferidas em: < https://www.gov.br/conitec/pt-
br/assuntos/avaliacao-de-tecnologias-em-saude/tecnologias-demandadas >.

Os relatdrios técnicos e para a sociedade, bem como as portarias decisérias podem ser encontrados em: < https://www.gov.br/conitec/pt-
br/assuntos/avaliacao-de-tecnologias-em-saude/recomendacoes-conitec >.

Sem mais, colocamo-nos a disposigdo para demais esclarecimentos que se fizerem necessarios.

Atenciosamente,

ANDREA BRIGIDA DE SOUZA
Coordenadora

CITEC/DGITS/SECTICS/MS

LUCIENE FONTES SCHLUCKEBIER BONAN
Diretora

DGITS/SECTICS/MS
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