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)Quem SOMOoS

O Universo Coletivo AME é a maior coalizao no Brasil pela causa
da Atrofia Muscular Espinhal (AME), doenca genética rara que, se
nao diagnosticada nos primeiros dias de vida, compromete o

funcionamento do sistema nervoso motor e dos musculos de forma
acelerada.

O Coletivo foi fundado em 2019 pela uniao de cinco institui¢coes
que atuam ha mais de 20 anos em diferentes regides do pais e
sao lideradas por maes que vivenciam a AME no dia a dia: Donem
(Associacdo de Doencas Neuromusculares), Instituto Viva iris, Iname
(Instituto Nacional da Atrofia Muscular Espinhal), Instituto Fernando
e Abrame (Associacao Brasileira de Amiotrofia Espinhal). O grupo
atua no acolhimento, educacao, conscientizacao e, principalmente,
em acoes voltadas para politicas publicas.



) Propésito

O Coletivo tem como missao mudar o curso da AME em geracgoes
futuras de criancas afetadas, visando encurtar a dificil jornada de
acesso ao diagnostico e ao tratamento que as familias enfrentam.

Para isso, € preciso acelerar a cobertura da AME no Teste do Pezinho
e garantir o acesso de todos 0s pacientes aos medicamentos
disponiveis no SUS.

O diagnodstico precoce é a chave desse processo. AME Zero € a
porincipal bandeira da coalizao.



O que propoe a
Lei 14.154/21

"Altera a Lei n° 8.069, de 13 de julho de 1990 (Estatuto da Crianca e do
Adolescente), para aperfeicoar o Programa Nacional de Triagem
Neonatal (PNTN), por meio do estabelecimento de rol minimo de
doencas a serem rastreadas pelo teste do pezinho; e da outras
providéncias."

"§ 1° Os testes para o rastreamento de doencas no recém-nascido
serdo disponibilizados pelo Sistema Unico de Saude, no ambito do
Programa Nacional de Triagem Neonatal (PNTN), na forma da
regulamentacao elaborada pelo Ministério da Saude, com
implementacao de forma escalonada, de acordo com a seguinte
ordem de progressao:"



O que propoe a
” Lei 14.154/21

a) fenilcetondria e outras hiperfenilalaninemias;
o) hipotireoidismo congénito;

c) doenca falciforme e outras hemoglobinopatias;
d) fibrose cistica;

e) hiperplasia adrenal congénita;

f) deficiéncia de biotinidase;

g) toxoplasmose congénita;

|| — etapa 2:

a) galactosemias;

b) aminoacidopatias;

c) disturbios do ciclo da ureia;

d) disturbios da betaoxidacao dos acidos graxos;
Il — etapa 3: doencas lisossomicas;

IV — etapa 4. imunodeficiéncias primarias;

V - etapa 5: atrofia muscular espinhal.



) O que queremos

« IMPLEMENTAR a lei 14.154/21 até dezembro de 2024

ANTECIPAR a incorporacao da AME no Programa Nacional de Triagem
Neonatal, haja vista que para essa doenca ja ha 3 tratamentos
incorporados pelo SUS, com seus respectivos PCDT's.



)Sobre a AME

- AME é uma doenca grave e fatal, pois apresenta urgéncia
pediatrica.

- Hd trés medicamentos incorporados ao SUS gue sdo
capazes de evitar a progressao da doenca e manifestacoes

Mmais graves.

« O uso destes medicamentos em fase pré-sintomatica tem
efeitos espetaculares.

« O diagnodstico precoce garante gue mais neurodnios
motores sejam preservados. Portanto, quanto antes se
INniciar o tratamento, maior sera sua eficacia.

« A AME tipo T tem um custo extremamente elevado para a
familia e o Estado. Os pacientes requerem longos periodos
de internacao, muitas vezes em UTI, ventilacao mecanica,
orocedimentos cirdrgicos e home-care.



Beneficios do
diaghostico precoce

 Prolonga a sobrevida do paciente

 Propicia respiracao espontanea

 Garante alimentacao oral

 Permite reabilitacao

« Melhora a gualidade de vida do paciente

« Diminui o comprometimento socioecondomico familiar
« Diminui custos ao sistema de saude



Impactos do
diagnostico precoce
na Australia

Criancas com AME Criancas com AME
diagnosticadas via Triagem diagnosticadas pos inicio
Neonatal: dos sintomas:
* 93% Vvivas apos 2 anos de « 89% vivas apos 2 anos
seguimento de seguimento
« 79% andavam apos 2 - 6% andavam apoés 2
anos anos
7% uso de suporte - 38% uso de suporte
ventilatorio ventilatorio
7% uso de suporte - 38% uso de suporte
nutricional nutricional




Aprendizados sobre
o Projeto Piloto - RS

« |dentificacdo de que a utilizacao do papel filtro é
viavel para AME;

« Atriagem neonatal pode ser feita pelo PCR e o exame
confirmatorio pelo MLPA, ambos utilizam o mesmo
papel filtro;

« Alinhamento entre o servico de triagem neonatal e os
locais onde sao feitos os PCR e o MLPA. Possibilidade
de regionalizacao tende a diminuir o desafio
logistico para a realizacao da triagem neonatal.



Principais agoes
realizadas até agora

« Dia Nacional do Teste do Pezinho
59 matérias jornalisticas publicadas com  participacao
dasintegrantes do Universo Coletivo AME.

« 2023 Annual SMA Conference - CureSMA
Participamos do Congresso Cure SMA em Orlando - Florida/USA,
conhecendo as estratégias de advocacy "Small to all” e "All hands
on deck’,

- Oficio n.° 081/2023/CD/GAB-EF
Com o apoio do gabinete do Deputado Eduardo da Fonte, foi
enderecado a Senhora Ministra de Estado da Saude um oficio
sobre a antecipacao para dezembro de 2024 da incorporacao da
AME no Programa Nacional de Triagem Neonatal.



Principais agoes
realizadas até agora

- Requerimento de Informacédo 1959/2023

Com 0 apoio do gabinete do Deputado Diego Garcia, elaboramos
14 perguntas solicitando a Senhora Ministra de Estado da Saude
informacdes quanto a ampliacao das doencas triadas no
Programa Nacional de Triagem Neonatal.

« Live "A importancia do diagnéstico precoce para a AME"
Contamos com a presenca do Dr. Salmo Raskin nos
apresentando os beneficios do diagnostico precoce da AME. O
simples procedimento da coleta de uma gota de sangue do
recém-nascido pode diminuir muito o0s riscos de vida das
criancas com AME, podendo garantir mais saude e qualidade de
vida a elas e suas familias.



