
COMISSÃO DOS DIREITOS DAS PESSOAS COM DEFICIÊNCIA. 

 

REQUERIMENTO Nº      , DE 2021 

( Da Sra. Carla Zambelli) 

 

 

Requer em aditamento ao requerimento nº 

34/2021, a inclusão de convidado para a 

audiência pública nº   /2021, aprovado nesta 

Comissão para realização de Audiência 

Pública para discutir parecer técnico-

científico que endossa a ampliação de uso 

da alfa-alglicosidase como terapia de 

reposição enzimática na Doença de Pompe 

de início tardio. 

 

Senhora Presidente,  

 

 

Nos termos do Art. 58, §2º, inciso II, da Constituição Federal c/c os 

artigos 24, III, e 255 e 256 do Regimento Interno da Câmara dos Deputados, requeiro a 

Vossa Excelência, a participação, como convidado, para explanar sobre o assunto o 

“uso da alfa-alglicosidase como terapia de reposição enzimática na Doença de Pompe 

de início tardio” em reunião de audiência pública, o seguinte expositor:  

 

i. Gustavo San Martin:  

Fundador das associações “Crônicos do Dia a Dia (CDD)” e 

“Amigos Múltiplos pela Esclerose (AME)”, reconhecida 

internacionalmente como a melhor plataforma digital em saúde 

no Facebook (WEGOHealth 2017) e uma das 100 melhores 

ONGs do Brasil (Instituto Doar 2018 e 2019). Formado em *C
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administração de empresas pela FAAP, possui especialização 

em criatividade e empreendedorismo e é membro fundador da 

BIORED Brasil e FEBRARARAS (Federação Brasileira de 

Associações de Doenças Raras). 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

JUSTIFICAÇÃO 
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Segundo a ABROMPE, (ASSOCIAÇÃO BRASILEIRA DE POMPE)
1
  

“em razão das recentes recomendações constantes na Consulta Pública Nº 14/2021, que 

dispõe da recomendação de não ampliar o uso da alfaalglicosidase como terapia de reposição 

enzimática na Doença de Pompe de início tardio” retomar o debate sobre o uso da 

alfaalglicosidase para tratamento da Doença de Pompe
2
, mostra-se necessário. 

Ainda segunda a Associação, in verbis: 

Estima-se que cada ano de não tratamento após o diagnóstico adiciona 

a chance de uso de cadeira de rodas em 13%, e de suporte respiratório 

em 8%.
3
 O risco de morte na DPIT sem acompanhamento terapêutico 

é 3 vezes maior do que a população em geral, e ocorre com uma idade 

média de 45 anos. (3,4) Ainda, os pacientes com DPIT não tratados 

apresentam menores níveis de qualidade de vida, além de um impacto 

econômico importante. 

A alfa-alglicosidase é a primeira e única terapia de reposição 

enzimática (TRE) autorizada no Brasil para o tratamento da doença 

de Pompe, e atualmente já está incorporada no âmbito do Sistema 

Único de Saúde para o tratamento da doença de Pompe de início 

precoce (DPIP). 

 

Considerando que, atualmente, não existem tratamentos para pacientes 

diagnosticados com DPIT pelo Sistema Único de Saúde, e que a judicialização tornou-

se o único meio para acesso ao custeio do tratamento. 

Considerando ainda que, o custo da judicialização duplica os custos 

administrativos, sendo um incremento ao custo do próprio medicamento, considerando 

que para além do custo da compra do remédio, há o custo administrativo/judicial da 

mobilização do executivo dos respectivos entes federativos e do judiciário local ou 

                                                           
1
 Associação Brasileira de Pompe é uma associação civil, sem fins lucrativos, dedicada a promover 

informação e políticas públicas para pessoas que convivem com a doença de Pompe . 
2
 A Doença de Pompe de Início Tardio (DPIT) é uma doença rara de caráter crônico, cujos principais 

sintomas são fraqueza muscular progressiva, dificuldades respiratórias e alimentares e 
comprometimento da capacidade motora. Devido à frequência do acometimento respiratório, a 
insuficiência respiratória e complicações associadas são as causas mais comuns de morte. 
http://conitec.gov.br/images/Relatorios/2019/Relatorio_AlfaAlglicosidase_Pompe.pdf 
3
 Hagemans MLC, Janssens ACJW, Winkel LPF, Sieradzan KA, Reuser AJJ, Van Doorn PA, et al. Late-onset 

Pompe disease primarily affects quality of life in physical health domains. Neurology. 2004;63(9):1688–
92. *C
D2
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federal, a discussão acerca do objeto do presente requerimento mostra-se de máxima 

relevância.
4
 

Dentre as perdas com a judicialização para a compra do remédio, a mais 

clara é a de escala. Para a compra do remédio com a indústria farmacêutica, caso o 

mesmo fosse adquirido em grande quantidade, os ganhos de escala poderiam gerar uma 

economia de até 50% do valor do produto.  

Enquanto membro da Comissão de Defesa dos Direitos das Pessoas com 

Deficiência, remeto o presente requerimento e requeiro nos termos acima suscitados, 

após deliberação dos meus pares, a realização desta audiência pública para a melhoria 

das práticas terapêuticas na ampliação do uso da alfa-alglicosidase como terapia de 

reposição enzimática na Doença de Pompe de início tardio. 

 

 

Sala da Comissão,     de Junho de 2021. 

 

Deputada Carla Zambelli 

                                                           
4
 Nas reuniões realizadas pela plenária da CONITEC para discutir a incorporação da alfa- alglicosidase no 

SUS, foi debatido sobre o montante gasto pelo governo com a judicialização deste medicamento. Com 
base nas estimativas de gastos no ano de 2019 pelo Ministério da Saúde (38 milhões de reais) e CONASS 
(38,5 milhões de reais), concordou-se que este montante seria de aproximadamente 76 milhões de 
reais. A informação de vendas deste medicamento pelo fabricante neste mesmo ano também 
corroborou com os achados. Associação Brasileira de Pompe ( ABRAPOMPE ). *C
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