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RELATORIO DE MISSAO OFICIAL

A Visita Técnica dos membros da Subcomissdo Especial para tratar de doencas
raras (SUBRARAS) as sedes da Novartis Biociéncias S.A. e do Instituto J6
Clemente, ambos na cidade de S&o Paulo/SP, decorreu da aprovacdo do
Requerimento 267/2023, da Deputada Flavia Morais (PDT/GO), na reunido
deliberativa da Comisséo de Saude do dia 25/10/2023.

Aprovado o Requerimento, a Presidéncia da Casa autorizou a realizacdo da visita
técnica, agendada para o dia 23/11/2023 (quinta-feira), nos termos do processo
1487578/2023.

Participaram da visita a Deputada Flavia Morais (PDT-GO), Presidente da
Subcomisséo Especial para Tratar das Doencas Raras (SUBRARAS/CSAUDE) e
os Deputados Dr. Zacharias Calil (UNIAO-GO), Dr. Frederico (PATRIOTAS-MG) e
Rosangela Moro (UNIAO-SP), membros da subcomissédo. Também compuseram a
comitiva o Deputado Dr. Fernando Maximo (UNIAO-RO) e o Deputado estadual Dr.
George Morais (PDT-GO). O Relator da SUBRARAS, Deputado Diego Garcia
(REPUBLICANOS-PR), foi representado pela assessora Alessandra Lopes,
P_246168. Por determinacdo do Presidente da Comissdo de Saulde, foram
designados para prestar assessoramento o Secretario-executivo da Comissao,
Rubens Gomes Carneiro Filho, P_5438, e a servidora Joanita Nascimento da Silva
Neta, P_7142.
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Na manha do dia 23/11, a agenda foi na sede brasileira da farmacéutica Novartis
Biociéncias S.A., situada na Avenida Professor Vicente Rao, 90, Sdo Paulo (SP),
tendo como foco a triagem neonatal e sua interface com as doencas raras. O grupo
recebeu as boas-vindas de Renato Carvalho, presidente da Novartis Brasil,
industria farmacéutica lider global em medicamentos.
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A empresa suica é referéncia em pesquisa clinica e responsavel por terapias
génicas ja aprovadas pela Anvisa para tratamento de doencas genéticas, como a
atrofia muscular espinhal (AME), principal causa de mortalidade nos primeiros 12
meses de vida, e a distrofia hereditaria a retina (DHR), segunda causa de baixa
visdo em jovens de até 15 anos.

A AME é uma doenga rara, degenerativa e hereditaria, que acomete um a cada 11
mil nascidos vivos, e ndo tem cura. Causada por alteracbes nos genes que
protegem 0s neurbnios motores, ela compromete a capacidade de se mover,
andar, engolir e até respirar. Sem tratamento, pode ser fatal até os dois anos de
idade.

Apbés a apresentacdo inicial de Renato Carvalho, passou-se as exposi¢cdes
programadas para o evento.
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Expositores
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1. Marcial Francis Galera, médico pediatra e geneticista, coordenador do Servico
de Referéncia em Triagem Neonatal da Universidade Federal de Mato Grosso
(UFMT). Destacou os principais marcos regulatorios da triagem neonatal no Brasil:
a Portaria n® 822/2001, do Ministério da Saude, e a Lei n° 14.154/2021, que alterou
o Estatuto da Crianca e do Adolescente (ECA), para aperfeicoar o Programa
Nacional de Triagem Neonatal (PNTN), por meio do estabelecimento de um rol
minimo de doencas a serem rastreadas pelo teste do pezinho.

Segundo Galera, embora a Lei n° 14.154/2021 tenha ampliado significativamente o
escopo das doencas alcancadas pelo teste do pezinho, que eram apenas seis,
ainda ha desafios para que os servigos de triagem ndo sejam vistos apenas como
um exame, e Sim como um programa continuado. Essa continuidade envolve,
necessariamente:

a) Interacdo e o apoio de postos de coleta nos municipios;
b) Existéncia de laboratérios e ambulatérios multidisciplinares especializados,
inclusive para exames confirmatorios, prescrigcdes e controles;
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c) Disponibilidade de sistemas de registro de informacfes automatizados e
integrados;

d) Presenca de uma rede assistencial complementar para linhas de cuidado;

e) Financiamento.

2. Felipe Franco da Graca, médico neurologista e neurofisiologista clinico,
responsavel pelo ambulatério de Neuroinfeccdes do Hospital de Clinicas da
Universidade Estadual de Campinas (Unicamp), com atuacao principal em doencas
neuromusculares. Ressaltou o quanto o diagndstico precoce possibilitado pela
triagem neonatal, antes mesmo de os sintomas surgirem, pode garantir evolugéo
satisfatoria em pacientes com AME. O tratamento adequado €, assim, capaz de
modificar a historia natural da doenca.

3. Vanessa Romanelli Tavares, Ph.D. em Genética pelo Instituto de Biologia da
Universidade de S&o Paulo (USP) e supervisora do Laboratério de Biologia
Molecular do Instituto J6 Clemente (IJC), discorreu sobre seus estudos em testes
clinicos e moleculares para o diagnostico da AME, em conjunto com o
aconselhamento genético de familias afetadas.

4. Kalianna Gameleira, endocrinologista pediatrica do Servico de Referéncia em
Triagem Neonatal do Distrito Federal, destacou a experiéncia de sucesso de
triagem neonatal ampliada na capital brasileira.

5. Suellen Oliveira, apresentou o relato de sua experiéncia apos se tornar méae de
dois filhos diagnosticados com AME, hoje com 11 e trés anos, respectivamente. A
descoberta da doenca ainda durante a gravidez permitiu que o filho cacula iniciasse
o tratamento o mais cedo possivel, conseguindo falar e respirar sem ajuda de
aparelhos. Diagnosticado tardiamente, aos cinco meses de vida, o filho mais velho
requer niveis de suporte muito mais avancados.

A programacgdo da manh& se encerrou com pronunciamentos dos parlamentares
sobre o contetido apresentado, seguida de almoco.

Na parte da tarde, a comitiva visitou o Instituto J6 Clemente (IJC) onde,
inicialmente, foi recepcionada pela Superintendente Geral e por integrantes do
Corpo Executivo da instituicdo.

A visita técnica seguiu o roteiro previsto, com passagem pelos seguintes setores:

e Recepcéao de pacientes e coleta das amostras;
e Setor administrativo e busca ativa;
e Laboratoério de doencas do Teste do Pezinho Bésico;
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e Laboratoério de Espectrometria de Massas;
e Laboratério Biomolecular;

e Ambulatério de Triagem Neonatal;

e Encerramento da visita.
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Este é o relatorio.
Brasilia, 28/11/2023.
Rubens Gomes Carneiro Filho — Secretario Executivo, Ponto 5438.

Joanita Nascimento da Silva Neta, Ponto 7142.




