Ministério da Saude
Assessoria Especial de Assuntos Parlamentares e Federativos

OFICIO N2 1698/2025/ASPAR/MS
Brasilia, 08 de dezembro de 2025.

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

Referéncia: Requerimento de Informacao n2 6464/2025

Assunto: Informacdes junto a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria(ANVISA),
acerca da suspensao da comercializacao, distribuicao, fabricacao, importacao,
propaganda e uso do medicamento Elevidys no Brasil.

Senhor Primeiro-Secretario,

1. Cumprimentando-o cordialmente, em atencao ao Oficio n? 396/2025,
proveniente da Primeira Secretaria da Camara dos Deputados, referente
a o0 Requerimento de Informacao n2 6464/2025, de autoriad a Deputada
Federal Renata Abreu - PODE/SP, por meio do qual sao requisitadas
informacdes junto a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria(ANVISA), acerca da
suspensao da comercializacao, distribuicao, fabricacdo, importacao, propaganda e
uso do medicamento Elevidys no Brasil, sirvo-me do presente para encaminhar as
informacdes prestadas pelas Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria, por meio de
Parecer (0052253590).

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 08/12/2025, as 19:49, 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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~.= ANVISA

"1 T Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitdria

NOTA TECNICA N2 53/2025/SEI/GSTCO/GGBIO/DIRE2/ANVISA

Processo n2 25351.941091/2025-42

Requerimento de Informacio n° 6464/2025 — Deputada Renata
Abreu referente a suspensao da comercializacio, distribuicao,
fabricacio, importacao, propaganda e uso do medicamento
Elevidys® no Brasil.

1. Relatdrio

Trata-se de Nota Técnica, em resposta ao Requerimento de Informagdo n2 6464/2025 da
Deputada Renata Abreu por meio da qual requer informacgdes e esclarecimentos quanto a suspensado da
comercializacdo, distribuicao, fabricacdo, importacdo, propaganda e uso do medicamento de terapia
génica Elevidys® no Brasil, em especial os seguintes aspectos:

1. Quais as razbes que levaram a Anvisa a suspender o uso do medicamento Elevidys?

2. Que tipos de efeitos colaterais sdo reconhecidos com o uso do Elevidys?

3. Alguma providéncia ou exigéncia foi feita junto ao laboratdrio produtor?

4. Existe algum processo de fiscalizag¢do e controle em curso que envolve o Elevidys?

5. Como as autoridades sanitdrias de outros paises, em especial a dos Estados Unidos e de paises da
Uniéo Europeia, tém conduzido o registro e acompanhamento da comercializagdo e uso do Elevidys?

2. Analise
Contexto

O delandistrogeno moxeparvoveque (Elevidys®), desenvolvido pela empresa estadunidense
Sarepta Therapeutics e comercializada mundialmente pela empresa farmacéutica Roche, é composto por
um virus adenoassociado recombinante (AAV) ndo replicante, que carrega um gene de distrofina humana
reduzida, otimizado para direcionar a expressao proteica aos musculos esquelético e cardiaco para o
tratamento da Distrofia Muscular de Duchenne (DMD). A DMD é uma doenga rara e grave, afeta
aproximadamente 1 individuo em cada 3.800 a 6.300 nascidos vivos do sexo masculino, sendo a distrofia
muscular mais comum em criangas.

O registro sanitdrio do medicamento de terapia avanc¢ada, do tipo terapia génica, Elevidys®,
foi concedido pela Anvisa em 2 de dezembro de 2024, por meio da Resolu¢do-RE n? 4.486/2024, em
carater excepcional e sob condi¢cbes especificas. O uso clinico no Brasil foi restrito a pacientes
deambuladores, entre 4 e 7 anos de idade, com diagndstico confirmado de DMD , auséncia de delecao
nos éxons 8 e/ou 9, e sob protocolos obrigatdrios de monitoramento de longo prazo e manejo de riscos,
conforme as determinagdes da RDC n2 505/2021.

A aprovacdo de Elevidys® seguiu rigoroso processo de analise técnico-regulatdria,
utilizando dados dos estudos ndo clinicos e estudos clinicos, bem como dados de qualidade farmacéutica
do produto, disponibilizados pela empresa Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A., com base nos
critérios de seguranca, eficacia e qualidade estabelecidos pelas normativas nacionais e diretrizes
internacionais aplicaveis a este tipo especial de medicamento complexo, em contexto de doenca rara e
debilitante.

A autorizacdo de registro excepcional se deu sob determinadas incertezas, o que estd em
conformidade com o marco regulatério para produtos inovadores destinados a doengas raras e com
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restricdes em alternativas terapéuticas. Importante mencionar as incertezas principais observadas nos
dados de eficacia, principalmente referente a durabilidade e qualidade do efeito bem como sua
seguranca por longo prazo, o que exige da Agéncia Reguladora, uma atencdo especial e monitoramento
rigoroso de qualquer sinal de riscos ao paciente.

Os eventos adversos observados nos estudos clinicos que embasaram o registro do
Elevidys® ocorreram principalmente na forma de elevacdo de transaminases (hepatite leve a moderada),
controladas com o uso de corticoterapia prolongada. Também foram registradas reacdes imunes
previsiveis ao vetor viral, adequadamente manejadas por meio de imunossupressao profilatica. Nao
houve relato de miocardite ou faléncia hepatica nos estudos conduzidos com pacientes deambuladores
— populagdo para a qual o produto obteve aprovagao no Brasil. A experiéncia clinica de longo prazo com
o Elevidys® ainda é limitada, o que refor¢a a necessidade de um programa de farmacovigilancia robusto,
com atengdo especial a ocorréncia de eventos hepaticos, reagdes imunoldgicas e ao risco tedrico de
integragao genodmica — considerado raro em vetores AAV, mas nao totalmente excluido. Diante dessas
incertezas, a Anvisa, em conjunto com a empresa detentora do registro, estabeleceu alertas, precaugdes e
contraindicagdes especificas, além da obrigatoriedade de estudos de acompanhamento em longo prazo
como condicdo para a manutencdo do registro sanitario.

Abaixo apresentam-se as respostas aos questionamentos formulados no Requerimento de
Informagdo n2 6464/2025.

1. Quais as razoes que levaram a Anvisa a suspender o uso do medicamento Elevidys?

Posteriormente ao registro do medicamento Elevidys® no Brasil, foram divulgadas pela
Food and Drug Administration (FDA), dos Estados Unidos, informacGes sobre eventos adversos graves,
incluindo 6bitos, associados ao uso do produto e de outras terapias génicas baseadas no mesmo vetor
viral adeno-associado AAVrh74, tecnologia empregada no desenvolvimento do Elevidys®, da empresa
Sarepta Therapeutics.

Foram confirmados trés &bitos: dois pacientes pediatricos (15 e 16 anos) com Distrofia
Muscular de Duchenne (DMD), ambos ndo deambuladores, tratados com Elevidys®, e um paciente adulto
com Distrofia Muscular de Cinturas (DMC), tratado com produto experimental baseado na mesma
plataforma vetorial (AAVrh74). Em todos os casos, houve evolucdo para insuficiéncia hepdtica aguda com
desfecho fatal.

Embora os casos tenham ocorrido em pacientes tratados fora das especificagGes de uso
aprovadas no registro brasileiro — isto é, em condic¢es clinicas e faixas etdrias distintas das previstas —,
trata-se da mesma tecnologia vetorial, que apresenta tropismo hepatico conhecido, ou seja, afinidade do
vetor viral por células do figado, o que aumenta o potencial de rea¢des adversas hepaticas graves.

No Brasil, ndo ha registro de 6bitos ou eventos graves semelhantes em pacientes que
receberam o produto sob as condi¢des de uso aprovadas. Contudo, considerando: o carater inovador e
complexo da tecnologia envolvida; as incertezas inerentes ao perfil de seguranca de longo prazo; e o fato
de o produto ter sido registrado sob regime de monitoramento intensivo e com obrigacdo de
acompanhamento clinico prolongado (conforme previsto na RDC n? 505/2021), a Anvisa adotou, em
carater preventivo e cautelar, a Resolugdo-RE n2 2.813/2025, com fundamento no art. 11 da RDC n?
505/2021, art. 72 da Lei n2 6.360/1977 e art. 45 da Lei n2 9.784/1999. A referida resolucdo determinou a
suspensdao tempordria da importagao, distribuicdo, comercializacdo e uso do Elevidys® no territério
nacional, até que seja concluida a reavaliagdo do seu balango beneficio-risco com base nas novas
evidéncias disponiveis.

Essa decisdo visa proteger os pacientes brasileiros e assegurar que eventuais riscos graves
sejam plenamente investigados antes da retomada do uso do produto. Trata-se de uma medida
preventiva, compativel com o principio da precaucdo e com a responsabilidade regulatdria da Anvisa
diante de produtos de terapias avancadas, cuja natureza inovadora demanda vigilancia continua e
resposta rapida diante de novos sinais de seguranca.

2. Que tipos de efeitos colaterais séo reconhecidos com o uso do Elevidys?

file:///C:/Users/lais.loureiro/AppData/l.ocal/Microsoft/Windows/INetCache/Cantent.Outlook/GBZPPP10/Nota_Tecnica 3885608.html 2/5



08/12/2025, 11:24 SEI/ANVISA - 3885608 - Nota Técnica

Nos dados do registro, conforme descrito acima, foram observados, de modo geral,
eventos adversos comuns, incluindo vomitos (30%), elevacdo de enzimas hepaticas (25%) e nduseas
(20%). Entre os riscos identificados, destacam-se: lesdo hepatica aguda, considerada manejavel com o uso
de corticosteroides; dois casos de miosite imunomediada associados a dele¢des nos éxons 8 e/ou 9 — o
gue resultou na inclusdo de contraindicacdo para esse perfil genético —; e um caso isolado de miocardite.

A maioria dos eventos adversos ocorreu nos primeiros 90 dias apds a administragdo, sem
evidéncias de toxicidade tardia. Também foram discutidos riscos potenciais, como reac¢des a infusdo e
imunogenicidade associada a altos titulos de anticorpos anti-AAVrh74 (>1:400), mitigada pela exigéncia
de teste soroldgico prévio a infusdo. Nao foram detectadas mortes por insuficiéncia hepdticas nos dados
submetidos ao registro sanitario na Anvisa.

A Anvisa recebeu trés notificacdes de eventos adversos em pacientes brasileiros, todas
reportadas pela empresa Roche. De acordo com a analise de causalidade, dois desses eventos foram
classificados como provaveis, apresentando evolucdo clinica favordvel e compativel com os efeitos
descritos na bula e observados nos estudos clinicos. Entre os eventos relatados, destacou-se a elevacao
de enzimas musculares (creatina quinase), um efeito esperado da terapia génica mediada por vetor AAV,
possivelmente associado a resposta imune ao vetor ou a expressdo da microdistrofina nas fibras
musculares. Foram também observados sintomas gastrointestinais e elevacdes de enzimas hepaticas,
incluindo casos de hepatite, condizentes com o perfil de seguranca ja conhecido para produtos baseados
em vetores adenoassociados (AAV), devido ao seu tropismo natural por hepatdcitos e consequente risco
de toxicidade hepatica. O terceiro evento notificado no pais foi considerado improvavel em relacdo ao uso
do Elevidys®, sendo compativel com um quadro de infeccdo viral grave (Influenza A), agravado pela
condicdo de imunossupressao e que resultou em oébito. A bula brasileira do Elevidys® orienta que a
administracdo do produto deve ser adiada em casos de infeccdo ativa e recomenda a vacinagdo prévia
como medida preventiva, a fim de reduzir o risco de complica¢cdes infecciosas em pacientes sob
imunossupressao.

Até o momento, os eventos adversos registrados no Brasil em pacientes deambuladores
com DMD, publico-alvo da aprovacao vigente, ndo configuram novo sinal de seguranca. A bula brasileira
ja inclui alertas especificos sobre o risco de lesdo hepdtica grave, além de orientagdes para o manejo de
pacientes com histérico de comprometimento hepatico, infecgdes ativas ou cronicas, e uso concomitante
de imunossupressores.

No entanto, no final de julho de 2025 o aparecimento de ébitos por insuficiéncia hepatica
aguda por uso de Elevidys® alertou a Agéncia para uma avaliacdo consubstanciada e profunda para
verificar as relagOes causais e as possibilidades de danos na populagao brasileira, desta forma, a Anvisa
decidiu suspender temporariamente o uso do Elevidys® no pais. A medida, adotada com base no principio
da precaucdo, visa preservar a seguranca dos pacientes brasileiros, diante de novos dados internacionais
gue sugerem risco potencial de hepatotoxicidade grave com desfecho fatal relacionado ao produto.

Apesar da experiéncia internacional com mais de 700 pacientes deambuladores tratados
com Elevidys® sem relatos de 6bito nessa populacdo, a suspensdo temporaria — alinhada com a Roche —
tem o objetivo de permitir uma reavaliacdao técnica completa, a luz dos novos achados, dos possiveis
impactos clinicos e da necessidade de ajustes no plano de gerenciamento de risco e nas estratégias de
monitoramento e manejo clinico, antes de eventual retomada da comercializagao.

Nos termos do art. 11 da RDC n? 505/2021, a Anvisa pode, a qualquer tempo, solicitar
dados adicionais de seguranca e eficacia e adotar medidas regulatdrias cautelares, inclusive a suspensao
temporaria da importagao, comercializacdo e uso de um produto até que sua relagao beneficio-risco volte
a ser considerada favoravel. Complementarmente, a RDC n? 948/2024 estabelece que, diante de novas
evidéncias que alterem o perfil de beneficio-risco de um medicamento regularizado, a agéncia pode
aplicar medidas preventivas ou de suspensao.

3. Alguma providéncia ou exigéncia foi feita junto ao laboratério produtor? 4. Existe
algum processo de fiscalizagdo e controle em curso que envolve o Elevidys?
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Apds suspensdo a Anvisa instaurou procedimento de investigacdo sanitaria e mantém
didlogo técnico continuo com a empresa Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A., detentora do
registro do Elevidys® no Brasil, para identificar as causas dos eventos fatais e avaliar medidas preventivas
aplicaveis a populagdo brasileira.

Além das andlises técnicas da Anvisa, a empresa foi orientada a realizar investigacao
consubstanciada em seus dados e submeter o dossié completo de investigacdo, contendo as informacgoes
e dados técnicos de modo a compor a avaliagdo dos possiveis impactos dos achados na populagao
brasileira. Em 5 de setembro de 2025, a empresa apresentou relatérios adicionais de investigacao,
contendo atualiza¢des do perfil de seguranca e propostas de mitigagao dos riscos identificados.

As investigagOes permanecem em andamento. A Anvisa identificou, com base nos dados
disponiveis, indicios de que as mortes relatadas resultaram da combinacdo entre os efeitos do vetor viral
AAVrh74, idade dos pacientes e o estado clinico prévio dos pacientes, que apresentavam determinado
comprometimento hepatico.

Diante da gravidade dos eventos relatados e das incertezas ainda existentes, a Anvisa
deliberou pela realizacdao de um painel cientifico independente, composto por especialistas brasileiros em
Distrofia Muscular de Duchenne, neurologia, doencas neuromusculares e terapias génicas. O objetivo do
painel foi avaliar, de forma multidisciplinar e baseada em evidéncias, o balango beneficio-risco do
Elevidys, além de discutir medidas adicionais de mitigacdo de riscos e novos mecanismos de
monitoramento em longo prazo, visando ao uso seguro e responsavel do produto no Brasil.

Como resultado das discussdes realizadas, foram reconhecidas incertezas relevantes
relacionadas ao perfil de seguranca hepatica e a resposta imunoldgica ao vetor viral, as quais estdo sendo
tratadas pela Anvisa em conjunto com a Roche Farma Brasil. As acdes em curso incluem revisdes nos
protocolos clinicos, ajustes no plano de gerenciamento de risco e aprimoramento das estratégias de
acompanhamento de longo prazo, com o propdsito de fortalecer a vigilancia pds-comercializacdo e
garantir a seguranca dos pacientes.

5. Como as autoridades sanitdrias de outros paises, em especial a dos Estados Unidos e
de paises da Unido Europeia, tém conduzido o registro e acompanhamento da comercializagdo e uso do
Elevidys?

Nos Estados Unidos, o Elevidys® foi aprovado para pacientes acima de 4 anos de idade,
deambuladores e ndo deambuladores. Com os casos de dbitos a Agéncia Reguladora dos Estados Unidos
reviu sua decisdo com a autorizacdo atualmente vigente com uso restrito a pacientes deambuladores e
sob monitoramento rigoroso. Esta suspensa a aprovacao para pacientes ndo deambuladores e a FDA
implementa investigacdes regulatdrias.

Segundo informacdes da Roche nos Emirados Arabes Unidos, Catar, Kuwait, Bahrein, Om3
segue a aprovagao conforme definida nos Estados Unidos. Em Israel e Japao, o produto segue registrado
para pacientes restritos (de 4 a 7 anos, Israel e de 3 a 7 anos, no Japdo). Destaca-se que no Japdo o
Elevidys® foi registrado excepcionalmente sob condi¢cdes de monitoramento de dados de longo prazo.

A European Medicines Agency (EMA) divulgou que a Agéncia recomendou a recusa do
registro do Elevidys® na Europa, sendo que a empresa estd em articulagcdo para reexame do processo. A
EMA publicou que diante das incertezas ainda existentes quanto a eficacia e a seguranca do Elevidys®, a
relacdo beneficio-risco do produto ndo se mostrou favoravel até o presente momento, ndo sendo
recomendada a sua autorizacdo de comercializacdo no territdrio europeu enquanto persistirem duvidas
relevantes sobre a magnitude do beneficio clinico e o perfil de seguranca a longo prazo.

3. Conclusdo

A suspensdo da importacdo, distribuicdo, comercializacdo e uso do medicamento Elevidys®
no territério nacional permanece vigente, nos termos da Resolucdo-RE n? 2.813/2025, adotada como
medida de precauc¢do sanitaria. Tal suspensdo subsistird até a conclusdo da andlise técnica final e
deliberacdo oficial da Anvisa, atualmente em fase conclusiva, assegurando que eventual decisdo de
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liberagdo ocorra com base em evidéncias cientificas robustas e em estrita observancia a legislagao
sanitdria vigente.

A Anvisa reafirma que nenhuma decisdo serd adotada sem o devido rigor cientifico,
transparéncia e responsabilidade regulatéria, sendo o objetivo central proteger os pacientes brasileiros
contra riscos inaceitaveis, diante das incertezas existentes quanto a seguranca do Elevidys®. Concluidas as
analises técnicas e deliberacbes cientificas, a decisdo final serd amplamente divulgada por meio dos
canais oficiais da Anvisa, de forma publica e transparente.

Para informacdes adicionais sobre o processo de registro, recomenda-se a consulta ao
Parecer Publico de Avaliagdo de Medicamento (PPAM) — Produto de Terapia Avangada Elevidys®
(delandistrogene moxeparvoveque), disponivel no portal da Anvisa: https://www.gov.br/anvisa/pt-
br/assuntos/sangue/terapias-avancadas/ensaios-clinicos-autorizados/cartas-de-aprovacao/ppam-
elevidys-diagramado.pdf/view

o= ) Documento assinado eletronicamente por Renata Miranda Parca, Especialista em Regulacao e

JEI! lil' Vigilancia Sanitaria, em 28/10/2025, as 17:32, conforme horério oficial de Brasilia, com fundamento
i 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.

assnatura

— Documento assinado eletronicamente por Christiane da Silva Costa, Gerente de Sangue, Tecidos,

Ei' _ Células, Orgdos e Produtos de Terapias Avancadas Substituto(a), em 28/10/2025, as 17:34,
ﬂlwu;‘ [Ely conforme horario oficial de Brasilia, com fundamento no § 32 do art. 42 do Decreto n? 10.543, de 13
| eletrénica de novembro de 2020 http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/ ato2019-
2022/2020/decreto/D10543.htm.

=

.. Documento assinado eletronicamente por Marcelo Mario Matos Moreira, Gerente-Geral de Prod.
eil . Bioldgicos, Rad., Sangue, Tecidos, Células, Orgios e Prod. de Ter. Avancadas, em 29/10/2025, as
ﬁm!m: [Ely 09:46, conforme horario oficial de Brasilia, com fundamento no § 32 do art. 42 do Decreto n® 10.543,
| eletrénica de 13 de novembro de 2020 http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/ ato2019-

2022/2020/decreto/D10543.htm.

% A autenticidade deste documento pode ser conferida no site https://sei.anvisa.gov.br/autenticidade,
2. informando o cddigo verificador 3885608 e o codigo CRC 38744AA5.

Referéncia: Processo n? 25351.941091/2025-42 SEI n2 3885608

file:///C:/Users/lais.loureiro/AppData/l.ocal/Microsoft/Windows/INetCache/Cantent.Outlook/GBZPPP10/Nota_Tecnica 3885608.html 5/5


http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_ato2019-2022/2020/decreto/D10543.htm
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_ato2019-2022/2020/decreto/D10543.htm
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_ato2019-2022/2020/decreto/D10543.htm
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_ato2019-2022/2020/decreto/D10543.htm
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_ato2019-2022/2020/decreto/D10543.htm
https://sei.anvisa.gov.br/sei/controlador_externo.php?acao=documento_conferir&id_orgao_acesso_externo=0

CAMARA DOS DEPUTADOS
Primeira-Secretaria

Oficio 12Sec/RI/E/n® 396

A Sua Exceléncia o Senhor
ALEXANDRE PADILHA
Ministro de Estado da Saude
Assunto: Requerimento de Informagao
(datado eletronicamente)

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° 5.689/2025

Deputada Antbnia Lucia

Requerimento de Informagao n° 5.690/2025

Deputada Antbnia Lucia

Requerimento de Informagéo n° 6.061/2025

Deputado Capitdo Alberto Neto

Requerimento de Informagao n° 6.075/2025

Comisséao de Fiscalizagao Financeira e
Controle

Requerimento de Informagao n° 6.104/2025

Deputado Capitao Alberto Neto

Requerimento de Informagéo n° 6.114/2025

Deputada Laura Carneiro

Requerimento de Informagao n° 6.115/2025

Deputado Helio Lopes

Requerimento de Informagao n° 6.426/2025

Deputado Dr. Frederico

Requerimento de Informagao n° 6.434/2025

Deputado Dr. Luiz Ovando

Requerimento de Informagao n° 6.458/2025

Deputado Dr. Frederico

Requerimento de Informagao n° 6.464/2025

Deputada Renata Abreu

Requerimento de Informagao n° 6.478/2025

Deputado Augusto Coutinho

Requerimento de Informagéo n° 6.484/2025

Deputado Euclydes Pettersen

Requerimento de Informagao n° 6.486/2025

Deputado Euclydes Pettersen

Requerimento de Informagao n° 6.495/2025

Deputado Amom Mandel

Requerimento de Informagao n° 6.498/2025

Deputado Capitao Alberto Neto

Requerimento de Informagao n° 6.502/2025

Deputado Dr. Ismael Alexandrino

Requerimento de Informagao n° 6.507/2025

Deputada Rosangela Moro

Requerimento de Informagao n° 6.518/2025

Deputado Capitao Alberto Neto

Requerimento de Informagao n° 6.526/2025

Deputado Gustavo Gayer

Requerimento de Informagao n° 6.535/2025

Deputado Capitao Alberto Neto

- NOTA: Na existéncia de requerimentos de diferentes autorias, deve ser encaminhado um
oficio de reposta para cada autor/a da proposicao.




CAMARA DOS DEPUTADOS
Primeira-Secretaria

Oficio 12Sec/RI/E/n® 396

Requerimento de Informagao n° 6.558/2025 | Deputado Neto Carletto
Requerimento de Informagéo n°® 6.559/2025 | Deputado Neto Carletto
Requerimento de Informacgao n° 6.560/2025 | Deputado Antonio Brito
Requerimento de Informacao n°® 6.568/2025 | Deputado Delegado Caveira

Requerimento de Informagao n°® 6.592/2025 | Comissao de Fiscalizagéo Financeira e
Controle

Requerimento de Informagao n°® 6.603/2025 | Deputada Laura Carneiro
Requerimento de Informagao n° 6.604/2025 | Deputada Gisela Simona
Requerimento de Informagao n°® 6.622/2025 | Deputado Dr. Frederico
Requerimento de Informagao n°® 6.635/2025 | Deputado Amom Mandel
Requerimento de Informagado n° 6.639/2025 | Deputado Amom Mandel
Requerimento de Informagao n°® 6.641/2025 | Deputado Amom Mandel
Requerimento de Informagao n°® 6.650/2025 | Deputada Erika Kokay
Requerimento de Informagao n°® 6.654/2025 | Deputada Renata Abreu

Por oportuno, solicito, na eventualidade de a informagao 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 Informacgao), 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 involucro lacrado e rubricado, com indicag¢do ostensiva do grau ou espécie
de sigilo.

Atenciosamente,

Deputado CARLOS VERAS
Primeiro-Secretario

- NOTA: Na existéncia de requerimentos de diferentes autorias, deve ser encaminhado um
oficio de reposta para cada autor/a da proposicgao.




REQUERIMENTO DE INFORMAGAO N° , DE 2025

(Da Sra. RENATA ABREU)

Requer informagbées ao Exmo. Sr.
Ministro de Estado da Saude, Alexandre
Padilha, junto a Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria(ANVISA), acerca da
suspensado da comercializagdo, distribuicao,
fabricagdo, importagcdo, propaganda e uso
do medicamento Elevidys 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 que, ouvida a

Mesa, sejam solicitadas informag¢des ao Exmo. Sr. Ministro de Estado da

Saude, Alexandre Padilha, junto a Agéncia Nacional de Vigilancia

Sanitaria(ANVISA), no sentido de esclarecer esta Casa quanto a suspensao da

comercializagao, distribuicdo, fabricagdo, importagdo, propaganda e uso do

medicamento Elevidys no Brasil, em especial os seguintes aspectos

1.

Quais as razdes que levaram a Anvisa a suspender 0 uso

do medicamento Elevidys?

Que tipos de efeitos colaterais sdo reconhecidos com 0 uso

do Elevidys?

Alguma providéncia ou exigéncia foi feita junto ao

laboratério produtor?

. Existe algum processo de fiscalizacdo e controle em curso

que envolve o Elevidys?

Como as autoridades sanitarias de outros paises, em
especial a dos Estados Unidos e de paises da Uniao
Europeia, tém conduzido o registro e acompanhamento da

comercializagdo e uso do Elevidys?
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6. Quais as alternativas terapéuticas existentes e registradas
no Brasil para o tratamento de pacientes com a distrofia

muscular de Duchenne?

JUSTIFICACAO

A Distrofia Muscular de Duchenne (DMD), é uma doenca
neuromuscular genética que causa a degeneragdo e a fraqueza muscular
progressiva e irreversivel, principalmente nos musculos esqueléticos, mas que
também afeta o coracédo, resultado da producdo inexistente ou deficiente da
proteina distrofina, essencial para a integridade das fibras musculares. Atinge
predominantemente meninos, manifestando-se na infancia com dificuldade
para andar, correr e saltar. Em idades mais avangadas, pode demandar o uso

de cadeira de rodas e a necessidade de ventilagdo mecanica.

Até pouco tempo atras, o tratamento era paliativo e objetivava
o controle dos principais sintomas. Entretanto, o surgimento de novas
tecnologias tem mudado a perspectiva de paciente com a DMD. Inicialmente,
foram as terapias que utilizavam a técnica de exon skipping — salto de éxon,
como o Exondys 51, Vyondys 53, Amondys 45 e Viltepso, os quais, ao
excluirem determinados exons da leitura, conseguiram restaurar parcialmente a
producao da distrofina. Apesar dos beneficios, ndo representava a cura da

doenca, pois nao alterava a causa genética.

Com o surgimento das técnicas de engenharia genética
incorporadas a producdo de medicamentos, conhecida como terapia génica,
muitos pacientes com doengas genéticas ganharam maiores esperangas de,
um dia, obterem a cura definitiva de doengas como a DMD. Nesse contexto,
surgiu o Elevidys, a primeira terapia génica para o tratamento da DMD, que
utiliza um vetor viral responsavel por entregar um gene que codifica a
microdistrofina (versdo com a parte funcional da distrofina). Ele € administrado
em dose intravenosa unica. Foi aprovado pelo FDA/USA em junho de 2023,

para menino com 4 a 5 anos de idade e capazes de andar, com mutagao
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confirmada no gene DMD. Um ano depois, a aprovacgao foi expandida para

englobar pacientes acima de 4 anos deambulantes ou nao.

No Brasil, a Anvisa concedeu o registro ao Elevidys em
dezembro de 2024, em carater excepcional, para o tratamento de criancas de 4
a 7 anos que ainda se locomoviam. Esse avango transformador foi um
acontecimento que trouxe muita esperanga aos pacientes com distrofia
muscular de Duchenne do pais, em especial com a existéncia de dados de
estudos clinicos que evidenciaram e reforcaram a eficacia do produto. O
principal problema, até entdo, era o preco da terapia, um obstaculo que nao

reduziu as expectativas de um futuro sem a doenga para muitas criangas.

Entretanto, a Anvisa surpreendeu os pacientes com a DMD e
seus familiares ao determinar a suspensao temporaria do Elevidys no Brasil,
nos termos da Resolugdo RE n° 2.813, de 24 de julho de 2025. A medida
devera ser mantida enquanto o laboratério Roche, proprietario da marca, nao

fornecer informacdes técnicas detalhadas sobre o produto.

O presente Requerimento de Informacgdes, assim, tem o
objetivo de esclarecer todas as questdes e duvidas que envolvem a referida
suspensao sanitaria da comercializagao do Elevidys, de modo a fundamentar a
adocao de medidas que possam remover o0s obstaculos impostos aos
pacientes com distrofia muscular de Duchenne para o pleno exercicio de seu

direito a saude com dignidade.

Sala das Sessoes, em de de 2025.

Deputada RENATA ABREU
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