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|_Doengas Raras

Por definicao, no Brasil, € considerada doenca rara a doenca que atinge ate
65 pessoas a cada 100 mil individuos (OMS e RDC 505/2021). (Nos Estados
Unidos, € considerada rara a doencga que afeta menos de 200.000 pessoas)

Existem mais de 6 mil doencas raras. 72%sao de origem genetical.

No Brasil, aproximadamente 13 milhdoes de pessoas vivem com essas
enfermidades, sendo que, para 95% delas, nao ha tratamento especifico (MS).

Entre 60 -80% sao criancas (OMS)

Em media, leva-se oito anos até o diagnostico preciso da doenca?

1.Nguengang Wakap S, Lambert DM, Olry A, et al.Estimating cumulative point prevalence of rare diseases: analysis of
the Orphanet database. Eur J Hum Genet. 2020 Feb;28(2):165-173.

2.Sociedade Brasileira de Genética Médica e GenOmica
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Por que o desenvolvimento de medicamentos para

doencas raras € um desafio?

As necessidades sao urgentes. As
doencas sao progressivas, graves,
debilitantes e muitas vezes
carecem de terapias aprovadas
adequadas.

Pequenas populacoes
geralmente restringem as opgoes
de desenho do estudo clinico.

Os programas de
desenvolvimento geralmente
carecem de um historico
translacional solido.

Ferramentas de desenvolvimento
de medicamentos - medidas de
resultados e biomarcadores
geralmente ausentes.

Diversidade fenotipica e
genotipica dentro de um
disturbio.

Falta de precedentes, incluindo
parametros clinicamente
significativos, para o
desenvolvimento de
medicamentos em muitas
doencas raras.
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Anvisa em prol de medicamentos para doencas raras
Resolucao RDC n° 205/2017

Estabelece procedimento especial
para:

anuéncia de ensaios clinicos,

certificacao de boas praticas de
fabricacao, e

registro de novos medicamentos.

Aplica-se a medicamento para doenca

rara e que:

seja utilizado em condicao séria
debilitante; e

se proponha a alterar de forma
clinicamente significativa a evolucao
ou possibilite a remissao da doenca.



Anvisa em prol de medicamentos para doencas raras
Resolucao RDC n© 205/2017 - Especificidades

Estudos de
estabilidade de
longaduracao com
resultados
disponiveis ate a
data do protocolo

Supressao de controle
de qualidade no Brasil,
desde que seja
realizado pelo
fabricante do
medicamento e
apresentado relatorio
sumario da qualificacao
de operacao do sistema
de transporte

Complementacao
de dados e provas
adicionais
posteriormente a
concessao do
registro —termo de
cCOmMpromisso

Relatorios de
seguranca e
eficaciacom
apresentacao de
estudos fase II
concluidos e fase I
em andamento (ou
sem apresentacao
de fase III, guando
nao for viavel)
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Anvisa em prol de medicamentos para doencas raras
Resolucao RDC n° 205/2017

A Regulamentacao da Anvisa para doencas raras nao altera os padroes
regulatorios de qualidade, seguranca e eficacia para aprovacao desses
medicamentos.

Os procedimentos € que sao otimizados/priorizados.

Ha a possibilidade assinatura de Termos de Compromissos para
complementacao de dados quando os beneficios superam 0s riscos.
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Anvisa em prol de medicamentos para doencas raras
Resolucao RDC n© 205/2017 - Prazos Estabelecidos

A . Certificado
Anuencia
de Boas

em Pesquisa » Registro
, . Praticas de
Clinica

Definicao de
Preco

Comercializacao

Fabricacao

Anvisa: 30 dias para Anvisa: 120 dias Anvisa: 60 dias para

| 3 prazo de até 30 prazo de 365dias para
manifestacao para publicagéo manifestagao (trinta) dias para comercializar,contados a
Empresa: 30 dias para da deciséo. Empresa: 30 diaspara g pmeter o dossié partir da data de
resposta resposta de definicdo de publicacdo do registro..
Anvisa: 30 dias para Anvisa: 45 dias para preco
analise da resposta. analise da resposta

==L ANVISA

http://antigo.anvisa.gov.br/documents/10181/3113140/%282%29RDC_205_2017_COMP.pdf/d2aacade-13cf-4bb3-b5fe-8314893aa973 S Agéncio Nacional de Vigiancia Sanitsri



http://antigo.anvisa.gov.br/documents/10181/3113140/%282%29RDC_205_2017_COMP.pdf/d2aaca4e-13cf-4bb3-b5fe-8314893aa973

O que e avaliacao beneficio-risco na revisao de medicamentos?

A avaliagao dos beneficios e
riscos demonstrados de um
medicamento, e

O julgamento se os beneficios
esperados superam 0sS riscos
potenciais associados ao seu
USoO esperado.
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Pesando os principais beneficios e riscos de um medicamento

“Os principais beneficios sao efeitos
favoraveis geralmente avaliados por
parametros e estudos primarios e
outros clinicamente importantes em
um programa de desenvolvimento”

M4E(R2): The CTD —Efficacy Guidance for Industry -July 2017 ICH.

“Os principais riscos sao efeitos
desfavoraveis que sao importantesdo
ponto de vista clinico e/ou de salude

publica em termos de sua frequéncia
e/ou gravidade”
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Medicamentos para doencas raras aprovados no Brasil

Medicamentos para Doencas Raras
registrados no Brasil, agrupadas por ano

25

22
20 18
16

Medicamentos registrados para doencas . S B3] B

raras até junho 2023, dentre os quais: ) il BT
- 2 Medicamentos Especificos :
» 5 Produtos de Terapias Avangadas 1 1 1 2 11
+ 49 Produtos Bioldgicos 1 O g OO0 00

2005 2006 2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017 2018 2019 2020 2021 2022 2023

« 66 Medicamentos Novos Sintéticos

*0Os dados de 2023 se referem a medicamentos registrados até junho.

https://www.gov.br/anvisa/pt-br/setorregulado/regularizacao/medicamentos/doencas-raras/medicamentos-registrados-para-doencas-raras

www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/sangue/terapias-avancadas/produtos-registrados ~ L ANVI SA
[
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https://www.gov.br/anvisa/pt-br/setorregulado/regularizacao/medicamentos/doencas-raras/medicamentos-registrados-para-doencas-raras
http://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/sangue/terapias-avancadas/produtos-registrados
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Medicamentos ordinarios e para Doencas Raras aprovados
no Brasil

Comparacao entre o total de
medicamentos registrados em 2022
nas categorias indicadas, destacados

0s medicamentos para doencgas raras

Medicamentos para DoencasRaras

Aprovados por categoria 2019 a 2023 Total de medicamentos

(até junho 2023) ordinarios e para

doencas raras 28 27
25 4

registrados em 2022

16 16 11 26
13 1 | .
A 4 . EE
Medicamentos Biologicos Terapias Medicamentos
v 10 8 Novos avancadas Especificos
o B Ordinario M Doencas Raras
B Ordinarios W Doencas Raras
2019 2020 2021 2022 2023
m Medicamentos Novos W Bioldgicos
m Terapias Avangadas B Medicamentos Especificos

https://www.gov.br/anvisa/pt-br/setorregulado/regularizacao/medicamentos/doencas-raras/medicamentos-registrados-para-doencas-raras

https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/sangue/terapias-avancadas/produtos-registrados AL ANVISA
www.gov.br/anvisa/pt-br/centraisdeconteudo/publicacoes/gestao/relatorios-de-gestao/Relatorio_de_Gestao_2022 d
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https://www.gov.br/anvisa/pt-br/setorregulado/regularizacao/medicamentos/doencas-raras/medicamentos-registrados-para-doencas-raras
https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/sangue/terapias-avancadas/produtos-registrados
http://www.gov.br/anvisa/pt-br/centraisdeconteudo/publicacoes/gestao/relatorios-de-gestao/Relatorio_de_Gestao_2022

Ensaios Clinicos aprovados
Peticoes ordinarias e de doencas raras

Ensaios Clinicos referentes a peticoes ordinarias e de
doencas raras aprovados ou liberados por decurso de prazo
entre 2018 e 2022

300

248

250

209
194

200

167

150

112

100

34

50

78

2018 2019 2020 2021 2022
m PeticOes de doencas raras aprovadas/liberados por decurso de prazo

m PeticOes Ordinarias Aprovadas/Liberadas por decurso de prazo

www.gov.br/anvisa/pt-br/centraisdeconteudo/publicacoes/gestao/relatorios-de-gestao/Relatorio_de_Gestao_2022

=L ANVISA
1T

Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria


http://www.gov.br/anvisa/pt-br/centraisdeconteudo/publicacoes/gestao/relatorios-de-gestao/Relatorio_de_Gestao_2022

Incorporar
Evidéncias de Vida
Real (RWE) na
tomada de decisao
regulatoria
(e potencialmente
NO processo
decisorio de
incorporacao nos
sistemas de saude,
quanto a efetividade
das tecnologias)

Perspectivas e Desafios

Implementacao
da Rede
Nacional de
Dados em
Saude - RNDS e
integracao com
os dados da
Anvisa.
Melhoria dos
sistemas de TIe
uso de
ferramentas de
Inteligéncia
Artificial

Parcerias PuUblico-

Privadas na
conducao de
estudos e

mohnitoramento

de pacientes
portadores de
doencas raras

Aumentar forca de
trabalho / Calibrar
esforcos
direcionados a
medicamentos
ordinarios e para
doencas orfas
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Transparéncia Reqgulatoria

Medicamentos e produtos registrados
https://consultas.anvisa.gov.br/#/

Ensaios Clinicos Autorizados pela Anvisa
http://www7.anvisa.gov.br/Datavisa/Consulta Comunicados/Consulta CE

Autorizados.asp

=| Parecer Publico de Avaliacao do Medicamento

= https://consultas.anvisa.gov.br/#/

Bulas de Medicamentos
https://consultas.anvisa.gov.br/#/bulario/

Atos Normativos da Anvisa
http://portal.anvisa.gov.br/legislacao#/
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http://www7.anvisa.gov.br/Datavisa/Consulta_Comunicados/Consulta_CE_Autorizados.asp
http://www7.anvisa.gov.br/Datavisa/Consulta_Comunicados/Consulta_CE_Autorizados.asp
https://consultas.anvisa.gov.br/%23/
https://consultas.anvisa.gov.br/%23/bulario/
http://portal.anvisa.gov.br/legislacao%23/

Acesse a listade medicamentos registrados para doencas raras no Brasil

Transparéncia Reqgulatoria

—!. |— Agéncia Nacional
—] ;— de Vigilancia Sanitaria

Medicamentos destinados a Doengas raras - Anvisa (atualizado em 15 de junho de 2023)
Categoria EMPRESA Principio Ativo Produto Processo Ano de Indicagdes
eg publicagdo f
Indicado para o uso no tratamento de longo prazo da reposicao
NOFI-AVENTIS FARMACEUTI
Produto biologico SAND L‘?DA GRS Betagalsidase FABRAZYME 25351.189509/2019-51 2005 enzimatica em pacientes com diagndstico confirmado de doenca
de Fabry. Uso adulto acima de 16 anos.
Indicado para o uso prolongado, como terapia de reposi¢ao
- Ease SANOFI-AVENTIS FARMACEUTICA - enzimatica para o tratamento de pacientes com diagnostico
! lgl d 7, .
Foouto Hioxgo LTDA Highoiiee i BT A1 2007 confirmado da doenga de Pompe (deficiéncia da alfa glicosidase
acida).
N Indicado para o tratamento de pacientes com a sindrome de
Produto bioldgico | SHIRE FARMACEUTICA BRASIL LTDA Idursulfase Elaprase 25351.188437/2007-91 2008 - ;
Hunter (Mucopolissacaridose || MPS 11).
E indicado para a terapia de reposi¢ao enzimética de longo
prazo, em pacientes com diagndstico confirmado de
IOMARIN BRASIL FARMACEUTI
Produto bioldgico BIom 8 th) A CEUTICA Galsulfase Naglazyme 25351.400371/2008-02 2009 mucopolissacaridose tipo VI (MPS VI, deficiéncia de
Nacetilgalactosamina 4-sulfatase (rhASB), sindrome de
Maroteaux-Lamy).
o . Indicado para terapia cronica de reposicao enzimatica em
Produto bioldgico |SHIRE FARMACEUTICA BRASILLTDA.|  Alfagalsidase Replagal 25351.040221/2008-27 2009 ¢ SRR :
pacientes com diagndstico confirmado de doenga de Fabry.
BIOMARIN BRASIL FARMACEUTICA £ indicado para pacientes com mucopolissacaridose tipo IVA
Produto biologico LTDA Alfaelosulfase Vimizim 25351.369621/2013-16 2014 (MPS IVA: sindrome de Morquio A).
Indicado para o tratamento de pacientes com Doen¢a de
Produto bioldgico JANSSEN-CILAG FARMACEUTICA Siltwimabe Syivant 25351.310710/2014-86 2015 Castleman Multicéntrica (DCM) que sao negativos para o virus

LTDA

da imunodeficiéncia humana (HIV) e negativos para o

herpesvirus-8 humano (HHV-8).

https://www.gov.br/anvisa/pt-br/setorregulado/regularizacao/medicamentos/doencas-raras/medicamentos-registrados-para-doencas-

raras
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https://www.gov.br/anvisa/pt-br/setorregulado/regularizacao/medicamentos/doencas-raras/medicamentos-registrados-para-doencas-raras
https://www.gov.br/anvisa/pt-br/setorregulado/regularizacao/medicamentos/doencas-raras/medicamentos-registrados-para-doencas-raras

Obrigado!

Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria - Anvisa
SIA Trecho 5 - Area especial 57 - Lote 200

CEP:71205-050
Brasilia- DF

WWW.anvisa.gov.br
WWW.twitter.com/anvisa oficial

Anvisa Atende: 0800-642-9782
ouvidoria@anvisa.gov.br
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