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BENEFICIOS E CUSTOS

Camara de Regulacéo

do Mercado de
Anvisa, Casa Civil, Ministério da Saude, Ministério da Medicamentos

Economia, Ministério da Justica e Seguranca Publica. (CMED)

Precificacao

Incorporagao aos

Sistemas Saude




PRODUTOS DE TERAPIAS AVANCADAS

“tipo especial de medicamentos”

v Produto de Terapia celular avancada
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v Engenharia tecidual
v’ Terapia génica

v “Produtos combinados”

RDC 505/2021
IN 270/2023



ENSAIOS CLINICOS - PTAs Investigacionais - Brasil 2018 - 2023

44 estudos avaliados pela Anvisa

-Mucopolissacaridose | e Il

-Hemofilia Ae B

-Doenca de Fabry

-Gangliosidadose GM 1

-Lipofuscinose Ceroide Neuronal Infantil
-Deméncia Frontotemporal

-Deficiéncia de Ornitina Transcarbamilase
-Gaucher tipo 1

-Linfoma nao Hodgkin

-Doenca de Krabbe

-Doenca de Fabry

-Coroideremia

-Covid-19

Fonte:

https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/sangue/terapias-avancadas/ensaios-autorizados

Cenario dos ensaios clinicos com PTA no Brasil:

v’ Maioria (63%) patrocinados (desenvolvidos) por empresas
multinacionais

v' 37% s3do patrocinados por empresas nacionais (9 por centros
académicos hospitalares, 4 por start up do setor de
biotecnologia).

v 3% engenharia tecidual
v 46% produtos de terapia génica
v 51% produtos de terapia celular avancada
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https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/sangue/terapias-avancadas/ensaios-autorizados

Produtos de Terapia Avan¢adas Registrados Brasil 2020 - 2024

PTA registrado
Produto Tipo Indicagao Ano do Registro Empresa
Luxturna® Terapia Génica in vivo Distrofia hereditaria de retina ago/20 Novartis
Zolgensma® Terapia Génica in vivo Atrofia muscular espinhal (AME 1) ago/20 Novartis
Kymriah® Terapia Génica ex vivo Leucemia (LLA), Linfoma (LDGCB) fev/22 Novartis
Linfoma Folicular (LF) jul/23 Novartis
Yescarta® Terapia Génica ex vivo Linfoma (LDGCB), Linfoma Folicular (LF)  fev/22 Gilead/Kite
Linfomma (LDGCB - apds primeira linha set/23 Gilead/Kite
Carvykti® Terapia Génica ex vivo Mieloma Multiplo abr/22 Janssen
Mieloma apos primeira linha fev/24 Janseen
Tecartus® Terapia Génica ex vivo Linfoma (LCM), Leucemia (LLA) dez/23 Gilead/Kite
Roctavian® Terapia Génica in vivo Hemofilia A grave mar/24 Biomarin
PTA em avaliagao
Produto Tipo Indicagao pleiteada Empresa
Usptaza® Terapia Génica in vivo Deficiente genética (AADC) PTC Therapeutics
Elevidys® Terapia Génica in vivo T EIvIuscUlar Duchnne (DMD) Roche
=
Fonte: Portal da Anvisa - https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/sangue/terapias-avancadas/produtos-registrados A_I‘IIVIIS_A



https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/sangue/terapias-avancadas/produtos-registrados

PROJETO Elevidys®




Empresa Solicitante do Registro: Produtos Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A

Nome comercial: Elevidys®

Componente ativo: delandistrogene moxeparvovec
Classe: Medicamento

Categoria: Produto de Terapia Avancada Classe Il

Tipo: Terapia Génica in vivo



PRODUTO DE TERAPIA GENICA - Elevidys®

VETOR SRP-9001

MHCK7 Promoter Vetor: AAVrh74 Células Musculares

l

GENE DE INTERESSE + elementos regulatorios de controle da expressao

Gene da microdistrofina



AVALIACAO REGULATORIA E CIENTIFICA

Dados do desenvolvimento nao clinico (toxicologia, biodistribuicao, prova de conceito)
Dados do desenvolvimento clinico (desenho dos estudos, populacao estudada, controle da
heterogeneidade da populacao (idade, dados basais, historia natural), resposta clinica significativa

ao paciente, eventos adversos, manejo de riscos, monitoramento de longo prazo

Dados da fabricacao do produto (qualidade) — capacidade de producao em larga escala, boas
praticas de fabricacao

Cuidados especiais aos pacientes

Infraestrutura hospitalar/Servico de assisténcia: qualificacao do servico, preparacao do produto,
qualificacao dos profissionais

Logistica: importacao e controle do produto



AVALIA(IIAO REGULATORIA
E CIENTIFICA

*SEGURANCA
* QUALIDADE

*EFICACIA




CAMINHO DA ANALISE — ANVISA

Certificacao de BPF
— EUA
Maio/junho 2024

Envio de Documentos:

PARTE 2: PGR Exigéncia 1 Anvisa Reunides Anvisa-
Peticio online 21/12/2023 enviada a Empresa Empresa
09/10 26/03/2024 Maio/Junho 2024

Perspectiva Decisao
Envio de Documentos: Junho/Julho 2024

PARTE 3: Relatério do .
o Painel de
Estudo Clinico SRP-9001- o
23001 (Embark) Fase 3 Especialistas
(Embark) Fase 1 Q - Maio 2024
08/03/2024

Envio da Documentacao PARTE 1
(QUALIDADE, DADOS PRE-
CLINICOS, ENSAIOS CLINICOS -
Fasel/2, Fase 2)
30/10/2023







