Ministério da Saude
Assessoria Especial de Assuntos Parlamentares e Federativos

OFICIO N2 1460/2025/ASPAR/MS
Brasilia, 12 de novembro de 2025.

A Sua Exceléncia o Senhor
Deputado Federal Carlos Veras
Primeiro-Secretdrio da Camara dos Deputados

Referéncia: Requerimento de Informacao n2 5918/2025

Assunto: Informacdes sobre o pedido de registro sanitario do medicamento
IZCARGO® (pabinafusp-alfa) e medidas para aprimoramento da avaliacao e acesso
a terapias para doencas raras no Brasil.

Senhor Primeiro-Secretario,

1. Cumprimentando-o cordialmente, em atencao ao Oficio n? 364/2025,
proveniente da Primeira Secretaria da Camara dos Deputados, referente
a o0 Requerimento de Informacao n2 5918/2025, de autoriad a Deputada
Federal Maria Arrais - SOLIDARIEDADE/PE, por meio do qual sao requisitadas
informacdes sobre o pedido de registro sanitario do medicamento IZCARGO®
(pabinafusp-alfa) e medidas para aprimoramento da avaliacao e acesso a terapias
para doencas raras no Brasil., sirvo-me do presente para encaminhar as informacdes
prestadas pelas areas técnicas Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria, por meio de
Nota Técnica 68 (0051741971).

2. Desse modo, no ambito do Ministério da Salde, essas foram as
informacodes exaradas pelo corpo técnico sobre o assunto.

3. Sem mais para o momento, este Ministério permanece a disposicao para
eventuais esclarecimentos que se facam necessarios.

Atenciosamente,



ALEXANDRE ROCHA SANTOS PADILHA
Ministro de Estado da Saude

Documento assinado eletronicamente por Alexandre Rocha Santos Padilha,
Ministro de Estado da Saude, em 12/11/2025, as 19:58, conforme horario oficial
de Brasilia, com fundamento no § 39, do art. 42, do Decreto n2 10.543, de 13 de
novembro de 2020; e art. 89, da Portaria n® 900 de 31 de Marco de 2017.
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I Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

NOTA TECNICA N2 68/2025/SEI/GPBIO/GGBIO/DIRE2/ANVISA

Processo n2 25351.942166/2025-11

Requerimento de Informagdo n2 5289/2025-
Registro do medicamento lzcargo

1. Relatério

O presente documento tem por objetivo responder aos questionamentos formulados pela
Deputada Maria Arraes, por meio do Requerimento de Informagdo n2 5918/2025, direcionado ao
Ministério da Saude, sobre o andamento do processo de registro sanitario do medicamento 1IZCARGO®
(alfapabinafuspe), indicado para o tratamento da mucopolissacaridose tipo Il (MPS 1), também conhecida
como Sindrome de Hunter.

A peticao de registro do produto foi protocolada junto a Anvisa em 2020. Em janeiro de
2021, foi priorizada nos termos da RDC n2 205/2017, por se tratar de produto destinado ao tratamento de
doenga rara. Apds andlise técnica, o pedido foi indeferido em julho de 2022. A empresa interp6s recursos
administrativos em primeira e segunda instancia. Em setembro de 2023, a Diretoria Colegiada (Dicol)
deliberou pelo retorno do processo a area técnica para nova avaliacdo.

Desde novembro de 2023, a Geréncia de Produtos Bioldgicos (GPBIO) vem conduzindo
nova analise, incluindo dados adicionais apresentados pela empresa. A conclusdo interina indica que os
dados clinicos disponiveis até o momento ndo sdo suficientes para comprovar a eficacia e seguranca do
produto para a indicacao pretendida.

2. Andlise

Histérico da avaliacdo do registro do Produto Bioldgico Novo IZCARGO® (alfapabinafuspe)

pela GPBIO

A GPBIO informa que a peti¢cdo de registro do medicamento lzcargo® vem sendo objeto de
andlises técnicas sucessivas pela Geréncia de Avaliagdo de Produtos Bioldgicos (GPBIO) desde o ano de
2020.

A peticio de registro do produto lzcargo® com indicagdo para o tratamento da
mucopolissacaridose tipo Il (MPS Il), também conhecida como sindrome de Hunter, foi protocolada junto
a Anvisa em 2020. Apds a submissdo da peticdo de registro, foi conduzida a analisede de todos os dados
apresentados no dossié de registro pela equipe técnica da GPBIO. Em janeiro de 2021, a solicitacdo foi
priorizada nos termos da RDC n? 205/2017, por se tratar de produto destinado ao tratamento de doenca
rara (Mucopolissacaridose tipo Il — MPS ).

Apds a avaliacdo integral dos dados de producdo, qualidade, eficicia e seguranca
apresentados para suporte ao registro, a Geréncia de Produtos Biolégicos (GPBIO), concluiu-se que nao
foi possivel comprovar que o balanco beneficio-risco do uso do produto lzcargo® para o tratamento de
MPS Il, fosse positivo. Assim, decidiu-se pelo indeferimento do pedido de registro, formalizado por meio
da Resolucdo-RE n2 2.428, de 28 de julho de 2022 (publicada no DOU n2 144, Secdo 1, pag. 132).

Ao tomar conhecimento do indeferimento da peti¢do inicial de registro do produto
Izcargo® a empresa interpds recurso administrativo referente ao indeferimento do registro, em primeira
instancia, em agosto de 2022, que nao foi acatado pela Anvisa.
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Posteriormente, em fevereiro de 2023, a empresa apresentou recurso administrativo de 22
instancia e a Diretoria Colegiada (Dicol) da Anvisa, ao analisar o recurso, deliberou por conhecer e dar
parcial provimento ao pedido da empresa, determinando o retorno do processo a area técnica (GPBIO)
para nova avalia¢do, conforme o Voto n2 185/2023/SEI/DIRE4/ANVISA, cuja decisdo foi publicada no DOU
de 21 de setembro de 2023.

Dessa forma, a GPBIO procedeu a reanalise do dossié de registro, iniciando em novembro
de 2023, em atendimento a deliberacao da Dicol. A nova analise técnica considerou todos os dados
apresentados para a peticdo de registro inicialmente analisada e indeferida pela GPBIO, e a avaliacdo
adicional de novos dados, determinada pela DICOL/Anvisa, apds avaliagdo de recurso em 22 instancia
(expediente n? 0187419/23-0), conforme o voto n? 185/2023/SEI/DIRE4/ANVISA. Neste momento, a
GPBIO emitiu uma conclusdo interina sobre a reanalise conduzida e vem mantendo discussdes técnicas
com a empresa solicitante, com o objetivo de orientar e de conduzir o processo de forma clara para que a
empresa compreenda o que esperar da decisdo regulatéria e quais serdo os passos possiveis apds a
conclusdo da analise. Essa atuagcdo demonstra o compromisso da Anvisa em exercer seu papel regulatorio
com rigor técnico, transparéncia e responsabilidade, reconhecendo a potencial relevancia do produto
Izcargo® para a populacdo brasileira, caso sua eficacia e seguranca sejam futuramente comprovadas para
as indicagOes pretendidas.

Conclusdes interinas da reavaliagdo dos dados apresentados para suporte do pedido de
aprovacao do registro

A indicacdo pleiteada, conforme o solicitado pela empresa no recurso em segunda
instancia para o produto lzcargo®, consiste em:

“IZCARGO® (alfapabinafuspe) é indicado para o tratamento da mucopolissacaridose tipo Il
(MPS 11), também conhecida como sindrome de Hunter”

A indicacdo foi solicitada para alinhamento com a indicagdo aprovada para o produto no
Japdo, que é uma indicagdo ampla, para tratamento da Mucopolissacaridose Tipo Il (MPS 1),

Atualmente, estd disponivel no Brasil o medicamento ELAPRASE para o tratamento dessa
patologia, com a seguinte indicacdo terapéutica, idéntica a solicitada para o produto lzcargo, ja aprovada:

“ELAPRASE estd indicado para o tratamento de pacientes com a sindrome de Hunter
(Mucopolissacaridose II- MPS I).”

Durante a nova analise técnica dos dados, entre novembro de 2023 e o presente momento,
a GPBIO emitiu novas exigéncias e a empresa apresentou respostas as exigéncias, com esclarecimentos e
informagGes complementares.

Entretando, até o momento, as andlises realizadas indicam que os dados clinicos
submetidos desde a peticdo inicial até a presente data nao sdo suficientes para comprovar a eficacia e a
seguranca do lzcargo® para as indica¢des pretendidas. Nao ficou demonstrada a eficacia do produto para
o tratamento da MPS I, tanto em sua forma atenuada, ndo neuropatica, ou forma grave, neuropadtica. A
principal limitacdo da avaliacdo clinica de eficacia conduzida até o momento refere-se ao uso do nivel de
heparan sulfato (HS) no sistema nervoso central como desfecho substituto, sem validacdo clinica
cientificamente estabelecida. Até o presente momento, ndo foram apresentados dados clinicos ou
evidéncias na literatura que sustentem o uso do nivel de HS como marcador confidvel de beneficio clinico.
Além disto, os resultados disponiveis dos estudos clinicos e que foram apresentados para a Anvisa até o
momento, ndo demonstram correlacdo consistente entre a reducdo do HS e a melhora clinica nos
participantes avaliados, indicando que esse parametro, de acordo com o conhecimento cientifico atual,
ndo pode ser definido como um desfecho substituto apropriado de eficacia.

N3o foi possivel, portanto, concluir que as evidéncias apresentadas, em sua totalidade, no
dossié de registro inicial e como dados adicionais em recurso de segunda instancia, poderiam ser
consideradas aceitdveis e suficientes para a aprovacdo do pedido de registro, mesmo considerando um
registro que potencialmente poderia ser concedido mediante assinatura de Termo de Compromisso.
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Ressalta-se que um estudo clinico pivotal de fase 3 encontra-se em andamento sob
acompanhamento da Food and Drug Administration (FDA- agéncia de medicamentos americana), e os
resultados interinos, esperados para o ano de 2026, poderao fornecer as evidéncias necessarias para uma
conclusdo final quanto ao perfil de eficacia e seguranga do produto. Contudo, deve ser ainda considerado
gue ndo é possivel excluir a possibilidade de que os resultados do referido estudo fase 3 possam
demonstrar que o produto nao é eficaz para a indicacdo terapéutica pretendida.

Histdrico internacional da aprovacdo do produto IZCARGO® (alfapabinafuspe)_e a aplicacdo
do procedimento de analise otimizado (reliance),

No ambito internacional, o produto foi aprovado pela Pharmaceuticals and Medical
Devices Agency (PMDA), do Japdo, em 23 de marco de 2021. Até o momento, o produto IZCARGO® ndo
possui aprovacao de registro pela FDA, dos Estados Unidos, nem pela European Medicines Agency (EMA),
da Unido Europeia. Um estudo clinico de fase 3, conduzido com o acompanhamento da FDA, com o
objetivo de avaliar a eficacia e a seguranca do produto nas indicacGes terapéuticas pretendidas esta em
andamento. Conforme mencionado anteriormente, os resultados desse estudo deverdao fornecer
evidéncias mais robustas sobre o potencial beneficio clinico e o perfil de seguranca do alfapabinafuspe.

Ressaltamos que o Japdo ndo esta entre as Autoridades Regulatdrias de Referéncia
reconhecidas pela Anvisa. Assim, embora os dados clinicos apresentados no processo de registro do
produto lzcargo® tenham sido avaliados pelo PMDA, os relatdrios disponibilizados por essa autoridade
ndao possuem o nivel de detalhamento necessdrio para permitir a avaliacdo de suas conclusdes pela
Anvisa. Isso limita a utilizagdo desses documentos como fonte de evidéncia para fundamentar a decisao
de deferimento do registro do lzcargo® no Brasil.

Adicionalmente, a andlise conduzida pela Anvisa resultou em interpretacdes técnicas
distintas daquelas descritas pela autoridade japonesa, principalmente em relagdo as incertezas criticas
sobre os beneficios demonstrados durante o desenvolvimento do produto lzcargo®. Destaca-se também
que o produto ainda ndo foi aprovado pela FDA nem pela EMA, embora o FDA venha acompanhando o
estudo clinico de fase 3 atualmente em andamento.

Assim, mesmo no contexto de reliance, a Anvisa mantém a prerrogativa de realizar
avaliacbGes independentes e adotar decisGes préprias, de acordo com as evidéncias disponiveis e os
critérios técnicos aplicaveis ao contexto regulatério nacional.

Da possibilidade da aprovacao de registro de produto bioldgico com termo de
compromisso, submissdo continua ou deferimento condicionado

A GPBIO informa que nao houve submissao continua para este produto, embora tenha sido
concedida a empresa a oportunidade de apresentacdo de informacdes e dados que foram gerados no
decorrer da andlise técnia e recurso administrativo, sendo que a Anvisa considerou toda a documentagao
apresentada até o momento, por entender que se trata de produto destinado a doenca rara.

Apds a avaliacdo da totalidade das evidéncias para demonstracdo de eficacia, a GPBIO
concluiu que nao foram apresentadas evidéncias suficientes, até o presente momento, com um grau de
incertezas considerado aceitavel, para a demonstracdo inicial da eficacia do produto para o tratamento de
pacientes com MPS Il nas formas neuropdticas e ndo neuropaticas. Os dados disponiveis até o momento
ndo permitem concluir, ainda que de forma preliminar, que o produto possui eficacia para o tratamento
de pacientes com MPS Il. Desta forma, a apresentacdao de dados clinicos provenientes de um estudo
clinico adequadamente delineado, com avaliacdo de eficacia e seguranca com desfechos apropriados, é
ainda necessaria para a aprovacdo do registro do produto. Caso os resultados interinos do estudo clinico
de fase 3 em andamento fornecam evidéncias de eficacia e seguranca, poderd ser considerada a
aprovacao do registro do lzcargo®, condicionada a assinatura de termo de compromisso.

A Anvisa poderia ter publicado novo indeferimento processual, mas considerando o
principio da eficiéncia e razoabilidade, decidiu-se por manter o processo de registro aberto, para aguardar
os dados interinos que serao gerados no ano de 2026.
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3. Conclusdo

As analises realizadas dos dados apresentados para a Anvisa até o momento permitem
concluir que os dados clinicos apresentados pela empresa, até esta etapa, ndo sao suficientes para
demonstrar a eficdcia e a seguranca do produto lzcargo® para as indicacdes propostas. Ressaltamos que
um estudo de fase 3, que tem como objetivos avaliar a eficdcia e seguranca do produto lzcargo®, estd
atualmente em andamento e que os primeiros dados interinos deste estudo sdao esperados para 2026. Os
resultados do estudo de fase 3 deverdo fornecer evidéncias com a robustez minimamente necessaria para
permitir a conclusao sobre a eficdcia e seguranga do produto.

Dessa forma, e com o objetivo de evitar o indeferimento até o momento, a GPBIO manteve
didlogo técnico continuo com a empresa requerente, orientando-a quanto a necessidade de submissao
de dados interinos do estudo de fase 3. Portanto, o tempo decorrido desde o protocolo reflete o esforco
da Anvisa em assegurar uma decisdo tecnicamente fundamentada e que garanta a qualidade, eficacia e
seguranca do produto a ser disponibilizado para o uso pela populacdo brasileira.

Assim, a conclusdo da analise regulatéria do lzcargo® depende da submissdo, pela
empresa dos dados interinos do estudo clinico de fase 3, considerados essenciais para a demonstracdo da
eficdcia e da seguranca do produto na indicacdo pleiteada. Tao logo esses dados, referentes ao estudo
atualmente em andamento, sejam protocolados, a GPBIO prevé retomar a avaliagdao de forma imediata e
prioritaria.

Encaminhamos o posicionamento a GGBIO e a Segunda Diretoria para analise e eventual
complementacdo, caso julguem pertinente.

o ] Documento assinado eletronicamente por Silmara Cristiane da Silveira, Gerente de Produtos
JEI! lil' Biolégicos Substituto(a), em 06/11/2025, as 15:31, conforme horério oficial de Brasilia, com
fundamento no § 32 do art. 42 do Decreto n? 10.543, de 13 de novembro de 2020
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_ato2019-2022/2020/decreto/D10543.htm.
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== 1 Documento assinado eletronicamente por Anderson Vezali Montai, Gerente de Produtos Biologicos,
JEI! lil' em 06/11/2025, as 19:52, conforme horario oficial de Brasilia, com fundamento no § 32 do art. 42 do
Decreto n2 10.543, de 13 de novembro de 2020 http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/ ato2019-
2022/2020/decreto/D10543.htm.
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T A autenticidade deste documento pode ser conferida no site https://sei.anvisa.gov.br/autenticidade,
P informando o cddigo verificador 3923595 e o cédigo CRC 37E7302C.

Referéncia: Processo n? 25351.942166/2025-11 SEI n2 3923595
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CAMARA DOS DEPUTADOS
Primeira-Secretaria

Oficio 13Sec/RI/E/n°® 364

A Sua Exceléncia o Senhor
ALEXANDRE PADILHA
Ministro de Estado da Saude

(DATADO ELETRONICAMENTE)
Assunto: Requerimento de Informagao
Senhor Ministro,

Nos termos do art. 50, § 2° da Constituicdo Federal, encaminho a
Vossa Exceléncia cdpia(s) do(s) seguinte(s) Requerimento(s) de Informacao:

PROPOSIGAO AUTOR

Requerimento de Informagao n° 4.617/2025

Deputado Capitao Alberto Neto

Requerimento de Informagao n° 4.620/2025

Deputado Capitdo Alberto Neto

Requerimento de Informagao n° 4.626/2025

Deputado Capitao Alberto Neto

Requerimento de Informagao n° 4.627/2025

Deputado Sanderson

Requerimento de Informagao n°® 4.631/2025

Deputada Laura Carneiro

Requerimento de Informagao n° 4.632/2025

Deputada Erika Kokay

Requerimento de Informagao n° 4.633/2025

Deputado Duda Ramos

Requerimento de Informagao n° 4.634/2025

Deputada Laura Carneiro

Requerimento de Informagao n° 4.636/2025

Comisséao de Defesa dos Direitos da
Pessoa Idosa

Requerimento de Informagao n° 4.706/2025

Deputado Messias Donato

Requerimento de Informagao n° 4.806/2025

Deputado Capitao Alberto Neto

Requerimento de Informagao n° 4.824/2025

Deputado Giovani Cherini e outros

Requerimento de Informagao n° 4.831/2025

Deputado Capitdo Alberto Neto

Requerimento de Informagao n° 4.851/2025

Deputado Dr. Frederico

Requerimento de Informagao n° 4.856/2025

Deputada Laura Carneiro

Requerimento de Informagao n° 4.927/2025

Deputado Luiz Carlos Hauly

Requerimento de Informagao n° 4.963/2025

Comisséo de Saude

Requerimento de Informagao n° 4.989/2025

Deputado Diego Garcia

Requerimento de Informagao n° 4.996/2025

Deputado Aureo Ribeiro

Requerimento de Informagao n° 5.224/2025

Deputado Rafael Fera

- NOTA: os Requerimentos de Informacéao, quando de autorias diferentes, devem ser

respondidos separadamente.
/LMR
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CAMARA DOS DEPUTADOS
Primeira-Secretaria

Oficio 13Sec/RI/E/n°® 364

Requerimento de Informagao n°® 5.232/2025 | Deputado Diego Garcia

Requerimento de Informagao n°® 5.251/2025 | Comissao de Fiscalizagéo Financeira e
Controle

Requerimento de Informagao n°® 5.259/2025 | Deputado André Fernandes
Requerimento de Informagao n°® 5.262/2025 | Deputado Dr. Frederico
Requerimento de Informagao n°® 5.263/2025 | Deputado Dr. Frederico
Requerimento de Informagao n°® 5.277/2025 | Deputado Capitdo Alberto Neto
Requerimento de Informagao n° 5.283/2025 | Deputado Capitao Alberto Neto
Requerimento de Informagao n°® 5.289/2025 | Deputado Felipe Carreras
Requerimento de Informagao n°® 5.293/2025 | Deputado Duarte Jr.
Requerimento de Informagao n°® 5.318/2025 | Comisséo de Saude
Requerimento de Informagao n°® 5.706/2025 | Deputada Anténia Lucia
Requerimento de Informagao n°® 5.707/2025 | Deputada Anténia Lucia
Requerimento de Informagao n°® 5.708/2025 | Deputada Anténia Lucia
Requerimento de Informagao n°® 5.709/2025 | Deputada Anténia Lucia
Requerimento de Informagao n°® 5.776/2025 | Deputado Capitdo Alberto Neto
Requerimento de Informagao n°® 5.809/2025 | Deputado Capitdo Alberto Neto
Requerimento de Informagao n°® 5.915/2025 | Deputado Diego Garcia
Requerimento de Informagao n°® 5.918/2025 | Deputada Maria Arraes

Por oportuno, solicito, na eventualidade de a informagéo requerida
ser de natureza sigilosa, seja enviada também cdpia da decisé@o de classificagdo proferida
pela autoridade competente, ou termo equivalente, contendo todos os elementos elencados
no art. 28 da Lei n° 12.527/2011 (Lei de Acesso a Informac&o), ou, caso se trate de outras
hipbteses legais de sigilo, seja mencionado expressamente o dispositivo legal que
fundamenta o sigilo. Em qualquer caso, solicito ainda que os documentos sigilosos estejam
acondicionados em invélucro lacrado e rubricado, com indicag&o ostensiva do grau ou espécie
de sigilo.

Atenciosamente,

Deputado CARLOS VERAS
Primeiro-Secretario

- NOTA: os Requerimentos de Informacao, quando de autorias diferentes, devem ser

respondidos separadamente.
/LMR




REQUERIMENTO DE INFORMAGAO N° , DE 2025
(Da Sra. MARIA ARRAES)

Requer informagdes ao Senhor Ministro da
Saude, sobre o pedido de registro sanitario do
medicamento IZCARGO® (pabinafusp-alfa) e
medidas para aprimoramento da avaliacdo e
acesso a terapias para doencgas raras no Brasil.

Senhor Presidente:

Requeiro a V. Ex®., com base no art. 50 da Constituicao
Federal, e na forma dos arts. 115 e 116 do Regimento Interno da Camara dos
Deputados, que, ouvida a Mesa, sejam solicitadas informagdes ao Sr. Ministro
da Saude, no sentido de esclarecer esta Casa sobre o pedido de registro
sanitario do medicamento IZCARGO® (pabinafusp-alfa) e medidas para

aprimoramento da avaliagdo e acesso a terapias para doengas raras no Brasil.

Para direcionar a resposta, seguem o0s seguintes

questionamentos especificos:

1) Por qual motivo, passados mais de dois anos desde o protocolo (2022),
o registro ainda nao foi concluido, considerando que a Lei n°® 6.360/1976
(art. 17-A) impde prazos maximos de decisdo (120 dias prioritario/365

ordinario, prorrogaveis uma unica vez)?

2) O processo tramita sob o rito especial para doengas raras previsto na
RDC n° 205/2017? Em caso negativo, por qual razdo a ANVISA nao

aplicou esse procedimento de aceleragao regulatéria?
3) Como a ANVISA esta considerando a aprovacéo internacional ja

concedida pelo Japado em 2021 para fins de reliance regulatério ou

reconhecimento de decisao estrangeira em doencgas raras?
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4) Houve a utilizagdo de submisséo continua, deferimento condicionado ou
instrumentos como Termo de Compromisso, previstos na RDC n°
205/2017? Se nao, quais fundamentos técnicos justificaram a nao

aplicagao desses mecanismos?

5) Quais medidas concretas o Ministério da Saude e a ANVISA estéo
adotando para evitar novas moras administrativas em processos de
registro de medicamentos para doengas raras, inclusive quanto ao uso
de sandbox regulatério, prazos internos de controle e indicadores de

desempenho?

6) Qual o cronograma estimado para conclusao da analise do IZCARGO®

e decisao final sobre seu registro?

JUSTIFICACAO

A Sindrome de Hunter (MPS Il) € uma sindrome genética
rara, sindrome genética, com manifestagcdes multissistémicas degenerativas
em criangas que, na maioria dos casos, cursa com comprometimento

neurologico progressivo.

Atualmente, o unico medicamento disponivel no Brasil para a
MPS Il é a idursulfase, droga aprovada desde 2008, mas que atua apenas na
parte sistémica da doencga, sem ultrapassar a barreira hematoencefalica. Isso
significa que, embora possa atenuar alguns sintomas fisicos, ndo impede ou
mitiga a degeneracao neuroldgica, levando inevitavelmente a perda da fala, da

cognigao, da autonomia e, em ultima instancia, da dignidade dos pacientes.

Contudo, ha um medicamento pendente de analise de registro
pela Anvisa (IZCARGO® - pabinafusp-alfa), que representa uma virada de
paradigma, pois € a primeira terapia estudada cientificamente em alto nivel
capaz de alcangar o sistema nervoso central e retardar a progressdo da

deterioracdo mental e funcional. A diferenga pratica é significativa, pois a droga
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em referéncia pode preservar capacidade cognitiva, retardar a dependéncia

total e permitir que essas criangas vivam com qualidade e dignidade.

Os estudos no Japao referentes ao medicamento, ja aprovado
na PMDA, sdo um ensaio clinico multicéntrico, fase Il/lll, cujos resultados foram
publicados na revista Molecular Therapy, periddico oficial da American Society
of Gene & Cell Therapy (ASGCT), editora internacional de reconhecida

exceléncia cientifica.

A revista possui fator de impacto elevado (acima de 10), é
amplamente indexada nas principais bases cientificas mundiais (PubMed,
Scopus e Web of Science) e somente publica trabalhos submetidos ao rigoroso
processo de revisdo por pares, no qual especialistas independentes avaliam a
metodologia, os resultados e a relevancia clinica antes da aceitacdo do
manuscrito. Esses elementos demonstram que se trata de evidéncia cientifica

de alto nivel.

Desde 2022 o laboratério responsavel aguarda a
manifestacdo da ANVISA quanto ao deferimento ou indeferimento do pedido de
registro sanitario, configurando uma tramitagdo que ja ultrapassa de forma

significativa os prazos maximos estabelecidos pela legislagao.

Do ponto de vista regulatorio, a legislagdo prevé prazos
maximos para decisdo de registro (art. 17-A da Lei n° 6.360/1976), inclusive
com limites estritos de prorrogagéo e regras de suspensdo do prazo em caso
de exigéncias; além disso, a RDC n° 205/2017 instituiu via especifica para
doencgas raras, com submissao continua e deferimento condicionado mediante
Termo de Compromisso. A mora administrativa além desses parametros
precisa ser transparentemente justificada e mitigada por providéncias de

gestao e priorizagao.

No plano juridico-constitucional, a protegao a vida e a saude
impde eficiéncia e razoavel duragdo do processo administrativo; e a

jurisprudéncia do STF (Temas 500 e 6), invocada aqui apenas para
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contextualizar a urgéncia e qualificar a motivagdo técnica da Administracao,
delineia critérios excepcionais quando: (i) ha pedido de registro no Brasil; (ii)
existe aprovagao por autoridade sanitaria de renome no exterior; (iii) inexiste

substituto terapéutico; e (iv) configura-se mora irrazoavel da ANVISA.

Ainda que tais parametros sejam tipicos do controle judicial, a
Administracdo pode e deve utiliza-los proativamente como balizas de politica
publica para reduzir litigios, acelerar decisdes e dar transparéncia a casos de

alta gravidade clinica.

Sabe-se que Constituicdo Federal assegura, em seu art. 6°, 0
direito social a saude e, em seu art. 196, estabelece que a saude ¢é direito de
todos e dever do Estado, garantido mediante politicas sociais e econémicas
que visem a reducgédo do risco de doengas e ao acesso universal e igualitario as

agdes e servigos para sua promogao, protecao e recuperagao.

Ademais, o art. 197 dispde que as agdes e servigos de saude
sao de relevancia publica, cabendo ao Poder Publico regulamentar, fiscalizar e
controlar sua execugao. Tais dispositivos reforcam o dever constitucional da
Administracdo em assegurar respostas céleres e efetivas quando se trata de

terapias para doengas raras e graves, como a MPS Il.

Ha, portanto, interesse publico e social em esclarecer o
andamento do registro do IZCARGO®, indagar sobre a aplicagdo da RDC n°
205/2017, estimular o uso do Sandbox Regulatério e valorizar a posigao do
Brasil como um pais que adota politicas publicas efetivas no que tange aos

cuidados com as doencgas raras.

Apenas a titulo de exemplo, no CETREIM, em Pernambuco,
centro de referéncia nacional no atendimento a pacientes com doencgas raras,
ja ha criangas e adolescentes diagnosticados com a forma neurolégica da MPS
Il que aguardam o inicio do tratamento com o IZCARGO®. Entretanto, esses
pacientes ndo puderam ser incluidos na fase de ensaios clinicos, ja encerrada,

e permanecem sem acesso a terapia.
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O tempo de tramitagao excessiva do processo regulatério esta
acarretando danos degenerativos progressivos, com perda funcional e
cognitiva irreversivel, o que reforga a urgéncia da decisdo administrativa sobre
o medicamento, que, ressalte-se novamente, ndo possui idéntico no mercado
nacional, j4 que a atual terapia enzimatica nao ultrapassa a barreira

hematoencefalica.

Este Requerimento, agora na Camara dos Deputados,
aprofundara tais pontos, exigindo datas, marcos, exigéncias, cronograma e
indicadores, informagdes sem as quais ndo ha controle social efetivo, nem

previsibilidade para pacientes e familias que aguardam solugdes.

Sala das Sessoes, em de de 2025.

Deputada MARIA ARRAES
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