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CAMARA DOSDEPUTADOS
DEPARTAMENTO DE TAQUIGRAFIA, REVISAOE REDAQAO

42 SESSAO LEGISLATIVA ORDINARIA DA 562 LEGISLATURA

Comissao de Defesa dos Dir eitos das Pessoas com Deficiéncia
(AUDIENCIA PUBLICA EXTRAORDINARIA (SEMIPRESENCIAL))

Em 21 de Junho de 2022
(Terca-Feira)

As 16 horas

A SRA. PRESIDENTE (Rejane Dias. PT - Pl) - Boatarde atodos e atodas.

Primeiramente, eu quero e pedir desculpas pelo atraso. Eu estava nesse momento relatando um projeto de lei na outra
Comissdo da qual eu também sou membro, a Comissdo de Seguridade Social e Familia. Por isso eu me atrasei um
pouquinho. Peco perdao aos nossos convidados mais umavez.

Quero também cumprimentar os nossos alunos da Escola Parque do Rio de Janeiro.

Muito prazer em té-los aqui! Sejam todos muito bem-vindos!

Eu queria convidar o Sr. Romilson de Almeida Volot&o, representante da ANVISA, para que venha se sentar proximo
amim.

Entdo, vamos iniciar a audiéncia publica.

Declaro aberta a presente audiéncia publica da Comissdo de Defesa dos Direitos das Pessoas com Deficiéncia, atendendo
ao Requerimento n° 95, de 2022, de minha autoria, Deputada Rejane Dias, para debater o tratamento da amiloidose no
Brasil.

Eu farei a minha breve autodescricéo para as pessoas cegas ou com baixa visdo que estejam nos assistindo. Peco que os
demais integrantes da M esa fagcam 0 mesmo antes de iniciarem suas falas.

Eu sou umamulher de pele clara e cabel os escuros, uso 6culos, estou com um terno preto e, neste momento, estou sentada
amesa presidindo esta audiéncia publica, no Plené&rio 13 da Camara Federal.

Vou fazer alguns esclarecimentos.

Além dos palestrantes, apenas os Parlamentares poderdo ingressar na reunido do Zoom. Os demais interessados poderéo
acompanhar o debate pela pagina da Comissdo na Internet, pelo canal da Camara dos Deputados no Y outube ou pelasaa
virtual do e-Democracia, com janela de traducdo em LIBRAS.

Seralangadaa presencado Parlamentar que, pela plataformade videoconferéncia, usar da palavranestaaudiénciapublica
Comoregrageral, peco atodos que mantenham seus mi crof ones desligados e os abram apenas quando forem usar apalavra.
Informo que a reunido esté sendo gravada.

Quero, mais umavez, agradecer a presenca de todos. E uma honra poder contar com a presenca virtual, mas também com
a presenca fisica dos nossos queridos convidados.

Quero cumprimentar o Sr. Marcus Vinicius Simdes, representante da Sociedade Brasileira de Cardiologia; a Sra. Monica
Vieira Aderaldo, Presidente da Federacdo das AssociagBes de Doengas Raras do Norte, Nordeste e Centro-Oeste —
FEDRANN; o Sr. Romilson de Almeida Volotéo, Secretario Executivo da Camara de Regulagdo do Mercado de
Medicamentos’ANVISA; a Sra. Luciene Fontes Schluckebier Bonan, Coordenadora-Gera de Inovagdo Tecnoldgica na
Salide da Secretaria de Ciéncia, Tecnologia, Inovacdo e Insumos Estratégicos em Salde, representando o Ministério da
Salide; a Sra. Liana Claudia Uriarte Ferronato, Presidente da Associag8o Brasileirade Paramiloidose; e aSra. DiliaSavia
de Sousa Falcdo, Gerente de Atengéo Basica da Secretaria de Estado da Salide do nosso querido Estado do Piaui.

Regras do debate.
Os palestrantes fardo suas apresentagdes por 10 minutos, prorrogaveis a juizo desta Presidéncia. Apds as explanactes
dos convidados, sera concedida a palavra, por 10 minutos, a autora do requerimento. Logo apds, as senhoras e 0s
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senhores inscritos poderdo falar por até 3 minutos. Oportunamente sera concedida a palavra aos expositores para as suas
consideracBes finais.

Este evento estéd sendo transmitido ao vivo pelalnternet. Além disso, foi aberto um chat paraaparticipacéo dosinternautas,
gue poderdo enviar suas perguntas aos pal estrantes através da sala virtual do portal e-Democracia. O link foi previamente
divulgado e podera ser acessado pela pagina da Comissao: www.camara.leg.br/cpd.

As perguntas mais votadas, a depender do tempo disponivel, serdo respondidas pel os pal estrantes.

Agora, nds passaremos as exposi cOes.

Em primeiro lugar, concedo a palavra a0 Sr. Marcus Vinicius Simfes, representante da Sociedade Brasileira de
Cardiologia, por 10 minutos.

O SR. MARCUS VINICIUS SIMOES - Muito obrigado, Deputada Rejane Dias. E uma honra, um prazer enorme estar
aqui e participar desta audiéncia publica paratratar de um tematé&o relevante.

Eu tenho uma apresentacdo e vou iniciar agora o compartilhamento da minhatela
(Segue-se exibicdo de imagens.)

Eu sou professor associado de cardiologia e médico cardiologista da Faculdade de Medicina da USP, em Ribeir&o Preto,
e também presido o Grupo de Estudos em Miocardiopatias da Sociedade Brasileira de Cardiol ogia.

Vou diretamente ao ponto, para usar bem esses 10 minutos.

A amiloidose cardiaca € uma doenca do musculo cardiaco, denominada como uma cardiomiopatiainfiltrativa, em que as
paredes do coragdo — agui eu mostro aimagem do coracdo cortado no seu longo eixo — estéo espessadas e infiltradas
por uma substéncia anémala, que séo agregados de proteinas insol iveis dobradas anormal mente e que vao se infiltrando,
acumulando-se nessas paredes, de maneira que o coracao vai ficando com a parede espessa, rigida e com dificuldade de
relaxamento.

Aqui ao lado esta a imagem do ultrassom, que é um método diagnéstico, o ecocardiograma, para mostrar in vivo esse
aumento de espessura, que € uma marca da presenca da doenca.

Aqui, umabidpsiamostra a infiltragdo amiloide nas fibras do coraggo.

A amiloidose cardiaca pode ser devida ao depdsito no coragdo de diferentes proteinas de dobramento anémal o, proteinas
amiloidogénicas. Uma das formas € ligada as imunoglobulinas de cadeias leves, que € uma doenca hematol6gica, é um
clone de plasmdcitos. Entdo, € uma neoplasiadamedula dssea, que vai produzindo essas proteinas que vao se acumulando
no intersticio do coracdo, espessando as paredes, com mostrado nesse chart.

Uma condicdo mais frequente, um pouco mais frequente do que a amiloidose AL, que ainda é considerada uma doenca
rara— a AL é ligada as imunoglobulinas —, temos uma outra forma, que € ligada a transtirretina, que € uma proteina
produzida no figado de forma anbmala. Essa proteina é responsavel por transporte de tiroxina e vitamina A, mas pode
ser produzida de forma anormal, instabilizar-se e se desagregar formando essas fibrilas, essas proteinas insolGveis, que
vao se depositando o coragdo. Noventa e cinco por cento dos casos de amiloidose correspondem a uma dessas situagoes.
Lembro que atranstirretina € uma situagéio mais comum.

Aqui temos uma representacdo que mostra cascata amiloidogénica, ou seja, como essas proteinas vao ser formadas.
Entdo, aqui na amiloidose por transtirretina, que é a forma mais comum, o figado produz proteina complexa, que
€ um tetramer. Se ela é produzida de forma aficar instavel ou por uma mutagdo do gene que codifica a produgéo dessa
trangtirretina, que é chamada forma hereditaria, ou secundéria ao envelhecimento, que é chamada forma selvagem ou
wild type, tetrdmeros podem se dissociar em dimeros, depois mondmeros, depois se agregar de forma normal e se
depositar naforma de fibrilas insol veis no muscul o do coragéo ou nos tecidos periféricos do sistema nervoso periférico,
gue sdo os dois 6rgaos mais comumente acometidos.

Lembro que € uma doenga sistémica, multiorganica, que pode ter o envolvimento de outros érgéos ainda, como tecido
conjuntivo, rim, olhos, trato digestivo. Mas os comprometimentos cardiaco e nervoso sdo 0s mais comuns.

Entdo, naformahereditéaria, ¢ muito saliente a presencade um acometimento do sistemanervoso periférico, umaneuropatia
sensitiva ou motora, com dor neuropatica, dorméncia, fragueza muscular, prejuizo de marcha, ou envolvimento do
sistema nervoso autonémico com diarreia, disfuncéo erétil, hipotensdo ortostética, que impdem um grande sofrimento
aos pacientes.

Na cardiomiopatia amiloide, as manifestagdes mais tipicas sdo de uma insuficiéncia cardiaca com fracdo de ejecéo
preservada. Os sintomas se iniciam com dispneias fortes, que vao progredindo até sintomas graves em repouso; edema,
gue € o inchago, que surge nos membros inferiores, mas pode progredir para 0 abddmen e face; e reducdo da capacidade
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funcional com fadiga e faltadeforga, que vai também comprometendo grandemente a qualidade de vida desses pacientes
com sintomas muito graves.

Outras manifestactes podem ser arritmias, blogueios dos ramos ou BAYV total, indicando marcapasso, angina e aspectos
gue se confundem com a cardiomiopatia hipertréfica, que € uma doenca de forma bem variada.

Quando se fala da amiloidose hereditéria, nds temos mais de 130 mutagdes descritas. Algumas mutagdes estdo mais
associadas a doenca neuroldgica, outras mais ao fenGtipo cardioldgico. No Brasil, € de muito interesse a mutacdo
associada a descendéncia portuguesa, que € aVV30M, que pode apresentar acometimento cardiaco na suaformatardiae,
principalmente, no fendtipo cardiol 6gico na cardiopatia aval 122 isoleucina, que é associada aos afrodescendentes.

Aqui, uma curva de sobrevida mostra a sobrevida livre de morte de transplante cardiaco num centro francés. E um dado
devidareal. A curvade sobrevidaé muito boa. O progndstico é bom para os individuos que tém neuropatiaisoladamente,
mas, tanto na forma wild type quanto na forma hereditaria, se ha o aparecimento de cardiopatia, 0 prognéstico é ruim.
Entdo, em média, asobrevida € de 3 a4 anos apds o diagnostico da cardiopatia amiloide. Entdo, € umadoencade evolugéo
bastante maligna, bastante grave.

Ent&o, é importante salientar a necessidade de um tratamento especifico para mudar essa histéria natural e prolongar a
vida desses pacientes. Uma das medicacBes que jafoi amplamente testada € uma droga que pode estabilizar esse tetramer,
impedir que ele va se dissociando e formando essas proteinas amiloides, especificamente uma droga chamada tafamidis,
guejafoi testada num trial internacional multicéntrico em mais de 400 pacientes.

Num estudo da ATTRA-ACT que foi publicado em 2018, os pacientes com insuficiéncia cardiaca por doenca amiloide
gue tomaram tafamidis tiveram uma menor progressao da reducéo da capacidade de caminhar uma disténcia percorrida
em 6 minutos, quando comparado ao placebo, e uma melhor estabilizaco dos sintomas e da qualidade de vida, medidas
por questionérios especificos.

Deformaaindamais relevante, quando se olha a mortalidade por todas as causas, esse estudo multicéntrico internacional
usando tafamidis, para estabilizar a evolugdo da doenca, mostrou uma reducdo da mortalidade nagueles pacientes que
tomaram tafamidis em relacdo ao placebo.

Esse é um estudo seminal pivotal que mostra o beneficio dessa medicacdo em melhorar a doencga. E isso levou, entéo, a
aprovagdo pela ANVISA dadose de 80mg por diade tafamidis para o tratamento da cardiomiopatia amiloide com vistaa
esse beneficio de melhorade sintomas e reducdo de mortalidade. Mas, até 0 momento, esse tratamento n&o foi incorporado
no SUS, ou sgja, ndo houve um parecer favoravel da CONITEC.

Quando se observam dados de mundo real em relaco a curvas de sobrevida, um grande cohort num centro francés mostra
0 impacto do tafamidis na evolugdo desses doentes. Aqui em cimavemos a curva de sobrevida € muito boa dos pacientes
com neuropatia tratados com tafamidis.

Essa cor em vermelho representa os pacientes tratados com o tafamidis, na forma hereditaria ou naformawild type, que
tém uma sobrevida significativamente mel hor do que aguel es que ndo receberam tafamidis ao longo do tempo. 1sso mostra
um beneficio quando se observa a sobrevida livre de desfechos cardiovasculares maiores. O tempo de sobrevida dagqueles
pacientes que tomam tafamidis é praticamente o dobro do tempo daguel es paci entes que néo fizeram uso dessa medi cacéo,
mostrando, em dados de mundo real, aimportancia da medicacdo e o impacto favorével na evolugéo da doenca.

Lembro que a cardiopatia € um grande determinante do prognéstico. O paciente que exibe a insuficiéncia cardiaca, a
cardiomiopatia amiloide tem um progndstico muito pior, tem uma curva de mortalidade muito mais acentuada do que o
paciente que tem "apenas as manifestacfes de neuropatid' — entre aspas.

Eraisso que eu gostaria de apresentar rapidamente. Fico a disposi¢ao para maiores discussoes.

Muito obrigado.

A SRA.PRESIDENTE (RejaneDias. PT - Pl) - Muito obrigada, Dr. Marcus Vinicius, pelasuacontribui¢éo. No decorrer
dasfalas, do debate, n6s vamos poder aprofundar mais.

Muito obrigada.

Agora, concedo a palavraa Sra. Monica Vieira, por 10 minutos.

A SRA. MONICA VIEIRA ADERALDO - Antes de tudo, agradeco muito o convite a Deputada Rejane Dias, que
sempre nos ajudou. Cumprimento todos na pessoa da Presidente da Mesa, a Deputada Rejane Dias.

Antes de tudo, como a Deputada falou, eu represento a Federacdo das A ssociagdes de Doengas Raras do Norte, Nordeste
e Centro-Oeste.
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Como o Dr. Marcus Simdes falou tdo bem, essa € uma doenga, sSim, severa, degenerativa, progressiva, debilitante e que
precisa ser vista. Eu, infelizmente, perdi uma pessoa da familia com essa doenca téo devastadora. Ela devasta a familia
inteira. Aqui estamos com o intuito de fazer com que as medicages que existem para as fases 1 e 2 da patologia sejam
incorporadas pelo SUS, até porque jatemos um processo dentro da CONITEC para ser avaliado para o tratamento dafase
2. Trabalhamos néo sd com afase 2, como também com afase 1. Nafase 3, s6 vemos como tratamento o transplante.

Nés estamos aqui diante desta plendria maravilhosa para pedir a sensibilidade de se aliarem os tratamentos para essa
doenca. As vezes, quando se tem um diagnastico, ndo se tem um prognastico — tem um prognéstico de morte em vez de
um prognostico de vida. Estamos aqui, enquanto sociedade civil, para pedir que a CONITEC avalie e incorpore o quanto
antes as medicagdes e os tratamentos para a doenca de PAF — polineuropatia amiloidética familiar.

Muito obrigada.

A SRA. PRESIDENTE (Rejane Dias. PT - PI) - Sra. Mbnica, muito obrigada pela sua participagéo.

Realmente tenho sido parceirano que diz respeito a essa questéo das doencas raras. Quero aqui parabenizar a sua atuacéo
afrente daFEDRANN, que é umaatuagdo bastante destacada de umalider realmente bastante comprometida com acausa
de todos que padecem por doencas raras. Conte sempre aqui Com 0 NOSSO apoio.

Tem a palavra 0 Sr. Romilson de Almeida, que € o Secretario Executivo da Camara de Regulagdo do Mercado de
Medicamentos da ANVISA, por 10 minutos.

O SR. ROMILSON DE ALMEIDA VOLOTAO - Boatarde atodos.

Inicialmente farei a minha apresentacdo para as pessoas que tém alguma deficiéncia visual .

Eu sou um homem moreno, cabelos castanhos, um pouco grisalhos, tenho 1,76m, estou usando um terno risca de giz e
estou aqui sentado na mesa do Plenédrio 3 do Anexo 2 da Camara dos Deputados junto com a Deputada Rejane Dias, a

guem eu agradego o convite para estar aqui hoje e ter a oportunidade de auxiliar esta Comissdo tao importante como é
a Comissdo dos Direitos das Pessoas com Deficiéncia

Eu sou o Secretario Executivo da Camara de Regulacéo do Mercado de Medicamentos. Vou fazer uma explanagao breve
para explicar o que € a Camara de Regulagé@o do Mercado de Medicamentos, que € um 6rgdo colegiado interministerial
composto pelo Ministério da Justica, Ministério da Economia e Casa Civil e é presidido pelo Ministério da Salide. A
Secretaria Executiva da Camara é exercidapela ANVISA, aqual eu represento hoje.

Esse colegiado tem a competéncia de definir o preco dos medicamentos no Brasil. Ele define as regras e aplica essas
regras. Entdo, a competéncia da Camara de Regulagé@o do Mercado de Medicamentos é restrita a esse aspecto, ao aspecto
da precificagdo dos medicamentos.

Os medicamentos, paraingressarem no mercado, primeiro passam pela fase de registro, que éfeito pela ANVISA. Apés
afase de registro, 0 medicamento passa pela fase de precificaggo, que € feita pel o colegiado da Camara de Regulacdo do
Mercado de Medicamentos. A Secretaria Executiva é o primeiro grau de jurisdicéo, por assim dizer, o primeiro grau de
decisdo administrativa do processo de precificagdo de medicamentos no Brasil.

Apbs adecisio da Secretaria Executiva, as empresas tém a possibilidade de entrar com pedido de reconsideracéo, também
para a Secretaria Executiva, e, posteriormente, com um recurso administrativo para o Comité Técnico-Executivo da
Cémara de Regulagéo do Mercado de Medicamentos.

Especificamente em relacdo a doenca que nos preocupa neste momento, a amiloidose hereditéria, 0 que eu posso trazer de
informac&o importante dentro da esfera de competéncia da Camara de Regulagéo é o resultado do processo de precificacéo
de medicamentos que auxiliam no tratamento dessa enfermidade, que é uma doenca muito grave, € uma doenca com
consequéncias muito sérias, como foi dito agui, ndo sb para o paciente, mas paraafamiliatambém, € umadoencadolorosa.
Entdo, precisamos ter um cuidado muito especial com o tratamento dessa enfermidade.
Temos, como jafoi dito aqui, a substancia tafamidis, que ja passou pelo processo de registro, ja passou pelo processo de
precificago e jafoi incorporada ao SUS. E um medicamento que & fornecido pelo Sistema Unico de Salide. Temos dois
outros medicamentos, mais novos, que teriam um efeito talvez um pouco mais abrangente, uma eficacia um pouco maior,
principalmente em relagdo aos estagios mais avangados da amiloidose. Um deles é o Tegsedi, que é o nome comercial
da substanciainotersena.
Em relagcdo ao processo de precificacdo do Tegsedi, ocorreu o seguinte: houve uma decisdo de primeira instancia da
Secretaria Executiva contra a qual a empresa que detém o registro desse medicamento recorreu. Esse recurso foi para o
Comité Técnico-Executivo da Camara de Regul aggo do Mercado de M edicamentos e foi julgado procedente por um voto-
vista do Ministério da Economia. Esse recurso decidiu que o Tegsed seria enquadrado na chamada categoria 1, que € a
do medicamento novo que traz ganho terapéutico, € uma molécula nova no Brasil. Em relago ao Tegsed, o prego que
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foi concedido pela Camara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos foi exatamente o preco pleiteado pela empresa.
Ent&o, o pleito foi atendido, e o preco foi calculado pela metodologia do preco internacional .

Existe um outro medicamento que também é mais recente do que o tafamidis, que é Onpattro.

O Onpattro, assim como aconteceu com 0 Tegsedi, recebeu uma decisdo de primeira insténcia da Secretaria Executiva
da Cémara de Regulagdo do Mercado de Medicamentos. A empresa detentora do registro do medicamento Onpattro
recorreu ao Comité Técnico Executivo da Camara de Regulagdo do Mercado de Medicamentos, que decidiu, com voto
do Ministério da Salde, enquadrar o Onpattro na chamada categoria 2, considerando-o um medicamento inovador, mas
gue ndo preenche os mesmos requisitos da categoria 1. Aplicou-se a esse medicamento a metodologia de definicéo de
prego internacional, de menor preco internacional. Portanto, tanto o Tegsedi quanto o Onpattro sGo medicamentos com
precos definidos pela Camara de Regulagdo do Mercado de Medicamentos, em decisdo ja definitiva, e ja estéo aptos ao
processo de incorporagao.

Creio que eraisso que eu poderiaacrescentar aqui em relacéo as restritas competéncias da Secretaria Executivada Camara
de Regulacdo do Mercado de M edicamentos. Col oco-me a disposi¢éo paraauxiliar no que for necessario e para esclarecer
outras dividas.

Agradeco mais uma vez o convite & Deputada Rejane Dias para estar aqui e tratar de assunto t&o importante, como a
guestéo do tratamento da amiloidose.

A SRA. PRESIDENTE (RejaneDias. PT - Pl) - Dr. Romilson, muito obrigada pela sua contribui¢do e pel asinformagdes
gue trouxe a esta Comissdo.

Concedo a palavra a Sra. Luciene Fontes, Coordenadora-Geral de Inovagdo e Tecnologia na Salde, da Secretaria de
Ciéncia, Tecnologia, Inovagdo e Insumos Estratégicos em Salde, representando aqui o Ministério da Salde, por 10
minutos.

A SRA. LUCIENE FONTES SCHLUCKEBIER BONAN - Boatarde.

Infelizmente, a minha cAmera estd com um problema agora. Vou compartilhar uma apresentacdo bem breve, para que
todos que estejam nos ouvindo possam se alinhar com o tema de como é feitaa avaliac8o e aincorporacéo de tecnologias
no SUS. (Pausa.)

Estou com um problema de conexé&o.
Vou comegar novamente. Todos veem a minhatela?

A SRA. PRESIDENTE (Rejane Dias. PT - PI) - Sim, estamos vendo. Fique a vontade.
(Segue-se exibicdo de imagens.)

A SRA.LUCIENE FONTESSCHLUCKEBIER BONAN - Muito obrigada, Deputada Rejane. Eu gostariade agradecer
0 convite para participar da audiéncia.
Vou faar brevemente como funciona o processo de incorporagéo de tecnologias no SUS.

A Lein®12.401, de 2011, foi omarco legal apartir do qual foi criadaaComissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias
no SUS— CONITEC. Elaéum érgéo colegiado queintegraaestruturado Ministério daSalde e que assessoraaquel a Pasta
nas atividades relacionadas a incorporagéo, a exclusdo e a alteracéo de tecnologias em salide, bem como na elaboragéo e
revisdo de protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas. A CONITEC trabal ha principal mente avaliando astecnologias, em
termos de eficécia e seguranca, também levando em consideragéo estudos de avaliacdo econdmicade custo e efetividade.

Aquele marco legal também estabel eceu o periodo de 180 dias, prorrogaveis por mais de 90 dias, quando necessario, como
prazo paraavdiar essas tecnologias. Asincorporagdes sdo feitas mediante a elaboragéo de protocol os clinicos e diretrizes
terapéuticas. Todas as avaliagBes passam por um processo de consulta pablica. Inicialmente, o plenério faz a primeira
recomendacao, apos avaliar aguelatecnologia. Depois, hd um momento de consulta publica para todas as avaliagbes. Em
seguida, o processo retorna ao plenério, com as informagdes apresentadas na consulta piblica. Dessa forma, médicos,
especialistas, pacientes e associ agdes de paci entes, que detém o conhecimento mai s aprofundado sobre aqueladoencatema
do relatério, tém oportunidade de contribuir com informagdes sobre aquelatecnologia. Por fim, todas as informagdes sdo
compiladas e levadas novamente ao plenario, paraque el e possareavaliar ou ratificar a sua decisio quanto aincorporacdo
daguelatecnologia
O plenério atualmente € composto de 13 membros das Secretarias do Ministério da Sallde — a Secretaria Ciéncia,
Tecnologia, Inovagdo e Insumos Estratégicos em Salde — SCTIE preside o plenério; do Conselho Federal de Medicing;
do Conselho Nacional de Salde; do Conselho Nacional de Secretérios Estaduais de Salde; do Conselho Nacional
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de Secretérios Municipais de Salde; da ANS; e da ANVISA. A Secretaria Executiva da CONITEC é composta pelo
Departamento de Gestdo e Incorporagéo de Tecnologias e Inovagdo em Salide e pela Secretaria de Ciéncia, Tecnologia,
Inovacdo e Insumos Estratégicos em Salde.

Como acontece o fluxo deincorporagdo? A CONITEC trabal hasob demanda. Ent&o, elarecebe um pedido deincorporagéo
de tecnologia e avalia se os documentos dagquela submissdo estdo de acordo com 0 que € necess&rio para que se faca
a andlise paraincorporar a tecnologia. A Secretaria Executiva analisa os estudos e as evidéncias cientificas que foram
apresentados, comparando com as tecnol ogias que ja existem no SUS ou, se €las ndo existem, com outros tratamentos que
jdexistem no SUS e que dao suporte ao tratamento daguela doenga. Entéo, ela elabora um relatdrio sobre a tecnologia
em andlise e faz uma andlise critica dos estudos apresentados. Esse relatério € submetido ao plenario da CONITEC, que
emite umarecomendacdo e a encaminha para consulta publica. Apds a consulta publica, as contribui¢des sdo organizadas
num relatdrio. Todas agquelas informagdes constam do relatério. Em seguida, ocorre uma segunda andlise por parte do
plenério da CONITEC, que toma a deliberacéo de recomendar ou ndo aquela tecnologia. O Secretario da SCTIE acolhe
essa recomendagdo e pode, se julgar necessario, realizar uma audiéncia publica para debater aquela tecnologia. Por fim,
€ele decide e publica no Diério Oficia aconclusdo do relatorio.

Regras para a incorporacdo da tecnologia. Apos a conclusdo da deliberagéio da CONITEC, nés temos 180 dias para que
aquela tecnologia seja disponibilizada no SUS. Nesse periodo, entdo, so elaborados o protocolo clinico e as diretrizes
terapéuticas. A tomada de decisdo feita pela comissdo leva em consideracdo quatro dimensdes principais para uma
avaliagdo de tecnologia em salde. A primeira € a dimensdo clinica, em que se avaia principalmente a seguranca e
a eficécia dessas tecnologias, as indicagbes que foram elencadas e a real populacdo beneficiada pela tecnologia; na
dimensdo econdmica, sdo importantissimas as questfes da eficiéncia da tecnologia, do impacto orcamentério, além de
outros custos rel acionados a doenca e a tecnol ogia; na dimensdo organizacional, avalia-se como serd adifusdo e 0 acesso
dessatecnologiaao SUS; nadimensdo do paciente, avalia-se 0 impacto social, a adeséo e a aceitabilidade dessatecnologia
a ser incorporada.

Levando em consideragdo todas essas dimensdes, é el aborado um relatério técnico. Nesse relatorio, sdo descritos adoenca
e a tecnologia. Também sdo analisadas as evidéncias apresentadas e especificados os critérios utilizados para avaliar
essas evidéncias. O que seria isso? Refiro-me a qualidade do estudo, a graduagdo da qualidade do estudo apresentado
e a&s experiéncias internacionais, ou sgja, se outros paises utilizam essa tecnologia e se outras agéncias de avaliacdo
de tecnologias em salide — ATS recomendam ou ndo a utilizagdo dessa tecnologia. Depois disso, ha uma sesséo de
monitoramento do horizonte tecnolgico, na qual sdo investigadas as tecnologias emergentes, aquelas que ainda ndo
chegaram ao mercado, mas que estdo em estudo clinico, em fase dois, em fase trés, que estdo para chegar ao mercado,
ou medicamentos para enfrentar aquela doenca que ja possuem registro em outras agéncias sanitérias. Entéo, € preciso
saber, apds arecomendacdo ou ndo dessa tecnol ogia, quai s outras estdo para chegar ao mercado. Nesse relatério aparecem
também arecomendag&o da CONITEC, os resultados da consultapublicae adeliberagéo final . Esse rel atdrio é baseado em
meétodos amplamente difundidos, em termos de experiéncias de outras agéncias internacionais e dos nossos especialistas
em ATS nacionais.

Nés também publicamos diretrizes metodol dgicas, que nos guiam em como fazer uma correta analise de evidéncias, como
fazer o monitoramento do horizonte tecnol 6gico, como fazer estudos de custo, como fazer avaliagfes econbmicas. Tudo
isso € publico. Nés publicamos o relatério da forma como ele foi elaborado e interpretado pelo plenério.

Dadosda CONITEC desdeasuacriacéo, hadez anos. Jarealizamos 117 reunifes, sendo 108 ordinariase 9 extraordinérias.
Recebemos mais de mil demandas de avaliacdo de tecnologias. A maior parte das demandas € interna, as proprias
secretarias finaisticas do Ministério da Salde nos demandam, mas recebemos também demandas externas. O que séo
demandas externas? S&o as demandas feitas pel os laboratérios detentores da tecnologia, pelas sociedades médicas, pelas
associacdes de pacientes. Entdo, essas demandas podem vir de vérias entidades. A maior parte de tecnol ogias demandadas
€ de medicamentos, mas também recebemos demandas de procedimentos e de produtos. A maior parte das nossas
recomendacfes — 55% delas — foi para aincorporacéo de tecnologias.

Transparéncia e participagdo social. Todos os nossos dados estéo disponiveis no site da CONITEC. A partir de 2020,
as gravagdes de todas as reunides estdo sendo disponibilizadas. Incentivamos os pacientes a compartilhar conosco suas
experiéncias com a tecnologia que eles utilizam. Fazemos também relatorios para a sociedade, divulgando informactes
mais simplificadas sobre as decisfes tomadas.

Especificamente no tratamento da amiloidose no SUS, nés temos disponivel um relatério recomendando a incorporacéo
do tafamidis paratratar aamiloidose. Esse medicamento foi incorporado em janeiro de 2018. Houve uma nova submisséo
do tafamidis meglumina, em marco de 2021, paratratar pacientes com cardiomiopatia amiloide associada a transtirretina.
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Mas, dessa vez, adecisdo do plenario foi de ndo incorporar o tafamidis meglumina. O plenario da CONITEC esclareceu
gue o motivo principal dessa ndo incorporacdo foi o prego elevado dessa tecnologia, ja que o impacto orcamentario foi
estimado em 31 milhdes de reais no primeiro ano de incorporagdo. No horizonte temporal de 5 anos, com a disseminagéo
dessa tecnologia para os pacientes, o impacto estimado seria de 1,46 bilhdo de reais.

Atualmente, aincorporacéo de uma nova tecnologia estd sendo avaliada. Trata-se dainotersena— o Tegsedi —, que esta
sendo indicada para pacientes adultos em estagio 2 e para pacientes em estagio 1 que ndo respondam ao tafamidis. A
previsdo é que essa tecnologia seja avaliada agora, no proximo plendrio da CONITEC, em julho de 2022.

Essas sd0 as informagdes breves que eu trago. Fico a disposicéo também para perguntas.

A SRA.PRESIDENTE (Rejane Dias. PT - PI) - Muito obrigada, Sra. L uciene, pela sua participago e pelas explicactes.
Concedo apalavraa Sra. Liana Cléudia, por 10 minutos.

A SRA.LIANA CLAUDIA URIARTE FERRONATO - Desgjo uma boa tarde a todos, e agradeco o convite.

Cumprimento o Dr. Marcus Simdes, que € muito querido por nds, pacientes portadores de amiloidose cardiaca, e todos
0s participantes desta audiéncia.

Estou na minha casa. Ao fundo esta a logomarca e o nome da Associagdo Brasileira de Amiloidose Hereditaria, a qual
represento. Sou branca, uso 6culos, tenho cabel os escuros e estou com uma camisa azul.

Meu nome é Liana e hoje represento a ABPAR — Associagdo Brasileira de Paramiloidose Hereditéria, na funcéo de
Presidente. Fazemos o acompanhamento do paciente e dos familiares desde 0 encaminhamento para o teste genético até,
posteriormente, para o centro de referéncia, onde profissionais que conhecem o tema podem agjudar de forma eficiente um
pacienteraro. Destaforma, destaco aimportanciada ABPAR naprestacéo de servigosrel evantes a salide publicano Brasil.

Como vocés estdo cientes, pois ja foi dito aqui, trata-se de uma doenca grave, incapacitante e fatal. Eu perdi mae, tios
e primos... (Pausa.)

A SRA. PRESIDENTE (Rejane Dias. PT - PI) - O som néo esta saindo.
A SRA. LIANA CLAUDIA URIARTE FERRONATO - Desculpe, bati no bot&o sem querer.
A SRA. PRESIDENTE (Rejane Dias. PT - PI) - Fique a vontade.

A SRA.LIANA CLAUDIA URIARTE FERRONATO - Perdi mae, tiose primos paraaamiloidose cardiaca. Eutambém
possuo a mutagdo. Convivo com muitos casos na minha familia e na associagdo que eu represento.

Conforme foi dito aqui, o Brasil oferece hoje uma Unica opgdo de tratamento para a amiloidose, atendendo apenas
as mutagdes com prevaléncias neuropaticas. Essa op¢éo € o tafamidis meglumina de 20 miligramas, indicado para os
pacientes que tém esse fendtipo no estégio 1 dadoenca. Mulitas vezes, essa medicacdo néo atende s necessidades desses
pacientes, o que af eta sobremaneira a sua salide, umavez que a doenga ndo para de evoluir para quadros mais severos.

Além disso, repetidas vezes ocorrem falhas no sistema de fornecimento do tafamidis, seja pelo atraso do Ministério da
Salde na compra e distribuicdo, seja pela falha das Secretarias de Salde estaduais em solicitar esse medicamento e em
colocé-lo nas farmécias de alto custo no prazo estabel ecido. |sso tem gerado o agravamento da doenca dos pacientes e, as
vezes, tem até custado avida deles. A ABPAR precisa acompanhar constantemente esse fornecimento, pois as falhas ndo
param de acontecer, principalmente nos Estados de Sao Paulo e Pernambuco, e as vezes em Minas Gerais também. Mas
em S&o Paulo e em Pernambuco é constante o atraso na entrega do tafamidis para esses pacientes. Nés temos buscado
sempre informagdes junto ao Ministério e ao laboratdrio para entender por que isso esta acontecendo, mas esta € uma
situacdo bastante repetitivae muito grave. Os pacientes|utam pel o direito de conseguir esse medicamento de uso continuo,
e é vergonhoso nds termos gque ouvir sempre as mesmas descul pas.

Como j& foi falado aqui, existem outros tratamentos disponiveis para esses casos. Aliés, eles ja foram aprovados pela
ANVISA h& quase 2 anos, mas ainda esperam decisdo do parecer técnico da CONITEC para serem incorporados no
SUS. Por isso, os pacientes estdo entrando com agdo judicial para ter acesso a esses tratamentos. NOs temos muitos
relatos do desespero e do sofrimento de pacientes que, com o agravamento da doenca, mesmo com o uso do tafamidis
de 20 miligramas, tém entrado na justica contra planos de salide ou contra o Governo, na tentativa de obter esses novos
tratamentos que j& estdo aprovados pela ANVISA e que sdo opgdo terapéutica para o caso deles.

No caso da amiloidose com fendtipo cardiaco, em 2021 foi rejeitada a incorporagéo do tafamidis com dosagem ajustada
para 80 miligramas, conforme acabou de falar a Luciene. Essa posologia € consenso entre especialistas em amiloidose
cardiaca no mundo todo, conforme o Dr. Marcus falou agui. Por isso, a indUstria fabricante submeteu novamente o
pedido deincorporagdo de tecnologia paratratar desses pacientes que hoje se encontram total mente desprovidos de op¢éo
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terapéutica. Na ocasido em que se avaliou a incorporagdo de 80 miligramas no rol de medicamentos dispensados pelo
SUS, levou-se em contamais 0 impacto orgamentario do que avida das pessoas. Além disso, erroneamente se considerou
0 caso como apenas uma cardiopatia que pode ser enfrentada com outros tratamentos conhecidos.

Eu preciso tratar também da alegada falta de estudos. Conforme a L uciene acabou de falar, faltam evidéncias cientificas.
Porém, deve-se considerar que se trata de uma doencgarara, o que torna dificil fazer o estudo de muitos casos. Ent&o, essa
€ uma explicagdo para a falta de evidéncias cientificas.

NOs criticamos a decis@o de ndo incorporar o tafamidis de 80 miligramas porgue, primeiramente, o impacto no or¢gamento
da Unido ja acontece, quando o paciente deixa de ser produtivo por estar em constante processo de atendimento médico
e hospitalar. Muitas vezes, €le necessita de um cuidador, que quase sempre € um familiar e que também deixa de exercer
seu trabalho, ndo contribuindo mais socialmente. Além disso, ndo se pode tratar dos sintomas sem antes tratar da causa.

Essa néo € uma simples cardiopatia. Ao se tratar a amiloidose cardiaca como uma simples cardiopatia, €elavai continuar
evoluindo, apesar dos mel hores medi camentos que existem hoje para cardiopatia. O Dr. Marcus Simdes pode falar melhor
do que eu sobre isso. Neste momento, falo como paciente e como pessoa que perdeu familiares para essa doenca.

A demora na tomada de decisdo para incorporar essas terapias tem custado vidas e dinheiro. Além disso, demonstra o
lamentavel descomprometimento com o cidaddo, que tem seu direito a vida negado por falta do atendimento de salde.

Essasterapias estdo sendo usadas por pacientesdo mundo todo jaapartir dos primeiros sintomas, o quetornao atendimento
mais eficiente e menos doloroso, além de menos oneroso.

Conforme o Dr. Marcus falou, a histéria da nossa colonizagéo fez com que as formas portuguesa e africana das mutagdes
genéticas segjam as mais comuns no Brasil. O Pais herdou essa patologia com um nimero expressivo de portadores de
mais de umamutagdo genética. Além da portuguesa e da africana, das quaisfalou o Dr. Marcus Simdes, nds temos outras
variantes, com outras origens, que também representam um ndmero significativo de pacientes hoje no Brasil.

No6s somos endémicos em amiloidose hereditéria, mas a doenca parece invisivel aos olhos do poder publico, que é
responsavel pela salide. E necessério termos disponivel mais de uma terapia, pois a doenca se apresenta com diferentes
formas e graus de acometimento. Conforme falou nossa colega Monica, hé o estégio 1, o estagio 2, a amiloidose com
fendtipo cardiaco, a amiloidose com fenétipo polineuropético. Esses sdo os diferentes tipos de uma mesma doenca, que
se chama amiloidose hereditaria, mas que apresenta perfis diferentes e necessita de tratamentos diferentes.

A amiloidose hereditéria associada a transtirretina causa grande sofrimento as familias afetadas, e ndo ha forma de ser
tratada, sendo com o apoio do Governo. O custo do medicamento é impraticavel para uma pessoa, mas paraa Unido fica
mais barato fornecer esse tratamento, porque o paciente ja vai demandar do SUS todo o acompanhamento, ao longo da
evolugdo da doenca, sem falar nos custos previdenciarios que certamente se gjuntam a essa questéo.

Por fim, quero deixar claro que toda essa minha argumentag&o € a parte racional do que se discute aqui hoje. Mas o que
realmente nos afeta é o lado humano, emocional e moral dessa necessidade urgente de salvarmos vidas ou, ao menos, de
traté-las com o minimo de dignidade a que todos nés temos direito.

Eu sempre pergunto: e se fosse com vocés ou com pessoas gque Vocés amam? Esse é o questionamento que eu deixo aqui
hoje paraquem vai tomar essa decisdo sobre aincorporacdo do medicamento. Sejauma vida, sgjam dez vidas, ndo sei se
faz diferenca para alguém, mas toda vidaimporta. Para nés toda vidaimporta.

Eu agradeco muito a oportunidade. Foi um prazer falar por todos os pacientes, assim como por mim também, acerca dessa
necessidade de tratamento. Obrigada.

A SRA. PRESIDENTE (Rejane Dias. PT - Pl) - Muito obrigada, Sra. Liana Claudia, pela sua participagéo, pelo relato
com relagdo a esta doenca para a qual a senhora perdeu membros da sua familia. Alis, a Monica também perdeu uma
pessoa da familia para doenca téo grave. Expresso aqui a minha solidariedade a vocés e agradego muito pela sua
participacéo.

Concedo a palavra com prazer a Sra. Dilia Savia de Sousa Falc8o, da Secretaria de Salde do meu querido Estado do
Piaui, por 10 minutos.

A SRA.DILIA SAVIA DE SOUSA FALCAO - E um prazer estar presente, Deputada Rejane Dias.

Agradeco o convite para participar desta audiéncia e cumprimento os demais membros desta bancada, representados pelo
Dr. Marcus Sim&es.

Quero dizer aos portadores de deficiéncia visual que eu sou loura, estou usando uma jaqueta quadriculada com umablusa
preta por dentro. Sou enfermeira de formacdo e estou na Secretaria de Salide do Estado do Piaui com a Jéssica, que é
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minha técnica do trabalho e que também é enfermeira. Ela usa éculos, tem cabelo castanho-claro — as vezes, € ruivo,
ndo sei — e esta usando uma blusa vermelha.

Asexplanagdesforam perfeitase mostraram que adoencaérealmentegrave, silenciosaederépidadevastacdo. M ostraram,
principalmente, que o diagnostico desta doencga rara ndo é fécil. Sabemos que diagnosticar a amiloidose é dificil. Como
gerente de atencdo primaria, precisamos trabal har os principios do SUS, que sdo a prevencdo e a promogao. Sabemos que
a cura de toda doenca precocemente diagnosticada tem uma chance maior de éxito. O que ndo pode ocorrer é as pessoas
portadoras dessa doenca virem a obito. Elas precisam ter um diagndstico precoce, mesmo que ele sgja téo dificil. Apds
esse diagndstico, elas precisam ser tratadas, acompanhadas, monitoradas e avaliadas por uma equipe.

Sabemos que essa doenca exige medicamentos excepcionals e, embora ela ndo faga parte da atencéo primaria, 0 processo
comega ha atencdo primaria, sim. Como essa doenca é hereditéria, as pessoas procuram a atencdo priméria para fazerem
o plangjamento familiar. E para |4 também que vai a pessoa portadora daguela doenca cardiaca que n&o sabemos se é
amiloidose. Depois que a pessoa € diagnosti cada com essadoencapel o especialista, elavai ser consideradaumacardiopata
evai voltar paraas nossas unidades béasi cas de sallde, vai voltar parao acompanhamento dentro das estratégias de salide da
familia. L4, nossas equipes daatencao primaria estaréo de bracos abertos para acompanhar, paraavaliar qualguer sintoma,
pararealizar qualquer encaminhamento, para acompanhar e monitorar.

Nés precisamos entender, como muito bem foi dito, que ha variostipos de amiloidose. N&o é s6 uma. Além disso, elando
afeta s um 6rgéo, ela afeta varios 6rgaos. Precisamos saber do que se trata. SO existe tratamento com essa medicacdo? E
as demais? E as pessoas que adquirem as outras formas da doenca, que progridem para aquelaforma? E as outras pessoas
gue chegam a 6hito?

N6és vimos exemplos de pessoas que passaram por essas dores. Sabe-se |4 quantas pessoas sd0 diagnosticadas, tém
amiloidose e sofrem com as consequéncias das sequelas dela e ndo conseguimos descobrir. E elas ndo conseguem ser
tratadas. Precisamos entender os principios do SUS de universalidade eintegralidade, e precisamos garantir o atendimento
aessas pessoas. Nos somos seres humanos. Néstrabal hamosem prol dasalide danossapopulagdo. NGssomos profissionais
de salide, estamos juntos nessa luta para fortalecer mais ainda essas agdes, para diagnosticar precocemente essa doenca. E
uma doenca de dificil diagnéstico, nés sabemos. O Dr. Marcus explicou isso brilhantemente, e foram feitas explanacfes
pel os nossos outros amigos da bancada sobre a real hecessidade de diagnosticar precocemente essa doenca e trata-la, ndo
somente um tipo, mas todos os tipos.

Todos nés merecemos a vida, merecemos ter o tratamento que realmente precisamos para as doencas diagnosticadas. E
preciso ampliar esse tratamento. Precisamos ampliar esse conhecimento, precisamos colocar o assunto ainda mais em
pauta para fortalecermos a atencdo e a prevencdo a amiloidose, para que se possa diagnosticar mais esses casos no Palis,
para conseguirmos garantir 0 acesso a esse tratamento de todos que necessitam.

N&o é féacil ter uma pessoa na familia com uma doenga rara, uma doenca grave, uma doenca que pode levar a ébito se o
medicamento ndo estiver disponivel para controlé-laetratélano momento que for necessario. Liana, precisamos ampliar
mais e fortalecer mais esse tratamento da amiloidose no nosso Estado.

Muito obrigada, Deputada Rejane Dias, pelo convite para participar deste momento impar, deste momento de luta contra
mais uma doenca. Precisamos batalhar por mais tratamento para a salide do nosso Pais.

A SRA. PRESIDENTE (Rejane Dias. PT - PI) - Muito obrigada, Dra. Dilia, pela sua contribuicao.

Quero fazer um breve comentario sobre as falas e sobre 0 motivo de estarmos aqui.

A Fabiana, assessora no meu gabinete, foi procurada por pacientes e por seus familiares para saber sobre o tratamento da
amiloidose no Brasil. Esse é o motivo maior, o objetivo maior desta audiéncia publica.

Hoje, ouvi atentamente as apresentactes e confesso que eu ndo conhecia praticamente nada dessa doencga, até porque é
uma doenca rara. N6s debatemos e discutimos esse assunto no ambito da Comissio de Defesa dos Direitos da Pessoa
com Deficiéncia, que € uma Comissdo de mérito. Ele poderia ser debatido também na Comisséo de Seguridade Social e
Familia, da qual também sou membro, mas nés apresentamos requerimento para esta Comiss3o.

Fazendo uma sintese de tudo aquilo que consegui absorver, hd uma enorme preocupagdo com essa doencga, por ser muito
complexaededificil controle, comofoi dito aqui por vocés. E umadoencaque, sendo for tratada, matarapido. A sobrevida
€ de 3 a4 anos, se elando for controlada e se ndo houver acesso a essa medicacdo, como foi dito aqui pela Dra. Dilia.

A Sra. Lianadisse que perdeu amae e um irméo, e, pelo que entendi, elatem essa doenca, que pode vir a se desenvolver.
Eu ndo sei ainda se chegou a se desenvolver.

Eu também ouvi afala da Monica, que perdeu um membro da familia.
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Gente, isso € muito doloroso mesmo. E como se, pelo fato de ter alguém doente na familia, vocé herdasse esse gene que
pode se desenvolver. Se ndo cuidar, vocé pode ser a proxima. E muito complexo isso.

Esta Comissao tem como um dos seus objetivos primordiais criar esse canal de didlogo com representantes do Governo
Federal. Quero agradecer a presenca dos representantes do Ministério da Salde e da ANVISA, gue s8o os 6rgdos que
conversam sobre esse tipo de patologia, sdo 0s 6rgaos responsaveis por isso. Eu ouvi a fala deles sobre as fases de
aprovagdo desses medicamentos, sobre a questdo das evidéncias, e entendi essa parte.

Confesso avocés que € muito doloroso ouvir testemunhos como os que nds acabamos de ouvir. E umadoencadegenerativa
gue mata muito rdpido. O pior é que a pessoa vai definhando até chegar a uma situagéo como essa, em que a qualidade
de vida é extremamente prejudicada. Se ela trabalha, deixa de trabalhar. Depois, a pessoa vai ter que pagar um cuidador,
além do custo com o medicamento, que € carissimo. Se ela ndo tiver condicdes de pagar um cuidador — que é um custo
amais—, aguém dafamiliavai ter que cuidar. Mas essa pessoa da familia talvez tenha que deixar de traba har também
paracuidar do portador dessa doencarara. Entdo, é algo muito complexo mesmo.

Aofinalizar estaminhafala, quero lhesdizer que estou extremamente sensivel aessacausadasfamilias. | sso englobatodos
da familia. Quando alguém € portador dessa doenca, toda a familia sofre muito com esse tipo de problema. Realmente,
€ algo extremamente doloroso.

Em nome da Comisséo dos Direitos das Pessoas com Deficiéncia, em nome dos membros que tém assento nesta Comi sséo,
gue sdo extremamente sensivels a essa causa, eu posso dizer que vocés podem contar com a nossa gjuda, podem contar
com a nossa contribuicéo. Se tivermos que fazer algum projeto de lei, nés vamos fazé-lo.

Dr. Marcus, € muito interessante escutarmos os especialistas, que nos trazem as ideias.

Se for no ambito do L egislativo, de repente, nds podemos fazer algum projeto de lei, legislar sobre alguma coisa. Quem
esta falando aqui sdo os especialistas, sd0 vocés que estdo ai na ponta, sdo os médicos, que podem até dar sugestes. Nos
ficamos observando bem, assim como a nossa equipe, para poder pegar algumas ideias e, quem sabe, transforma-las em
algum projeto de lei.

Ao mesmo tempo, criamos essa ponte, esse cana. Eu creio que, se alguém estiver pelo Y outube neste momento nos
assistindo, que é acometido por essa doenca, ou algum familiar, e ndo sabia dessas informagdes trazidas aqui pelos
representantes do Governo Federal, agora passaa saber. E um canal de transparéncia que nos buscamos ter com o puiblico
gue estatambém nos assistindo. E € um canal de cobranga aos 6rgaos responsaveis. Essa € uma maneira de nds podermos
gjudar, contribuir. Eu acho que o papel do Legidativo, o papel desta Comissdo é colaborar no sentido de amenizar o
sofrimento da nossa popul ag&o.

Eu também sou mée. Eu tenho umafilhacom deficiéncia, com autismo. A deficiénciadelaégrave, é séria. Elatem 21 anos
endo fala. Para comer, precisa de cuidadores. Usafralda descartavel. Entdo, eu entendo perfeitamente o que passa muitas
dessas familias que tém no ambito — vamos dizer assim — familiar pessoas que necessitam realmente de cuidados.

Eu quero aqui, mais uma vez, reafirmar todo 0 nosso compromisso de estarmos juntos com vocés, porque essa causa
€ muito justa e tem que ser resolvida o mais rapido possivel, para que vocés possam ter acesso a outros medicamentos
gue estéo sendo analisados pela CONITEC, pelos 6rgdos colegiados junto com o Ministério da Salide. Quem sabe nés
consigamos, através dessa reuniao, ndo sei, acelerar 0o mais répido possivel e sensibilizar — eu sei que vocés sdo sensiveis
— gquem faz parte aqui desse colegiado. V océs estdo acompanhando de perto. V océs escutam familias que vao |4, entidades
gue fazem essa cobranca e também conhecem esta realidade.

Ent8o, eraisso que eu gostaria de dizer. Mais uma vez, podem contar com todo o trabalho desta Comissdo.
Bom, neste momento teriamos a parti ci pagao dos Parlamentares, mas nenhum seinscreveu para participar destaaudiéncia.
Pergunto aos nossos assessores se houve alguma pergunta pelo e-Democracia. (Pausa.)

N&o houve.
Ent&o, vamos caminhar agora para as nossas consideracdes finais.

N&o havendo mais inscritos, passarel a palavra aos nossos palestrantes, para que fagam as suas consideragdes finais, por
5 minutos.

Tem a palavra o Sr. Marcus Vinicius Sim8es, por 5 minutos. Vamos iniciar pelo senhor. Muito obrigada pela sua
participagéo.
O SR. MARCUSVINICIUS SIMOES - Eu que agradego imensamente. Acho que esta sendo discutido aqui algo muito
importante e que, sem dlvida, pode mudar a vida de muitas pessoas. Eu acho que isso é muito relevante.
Eu gostaria de usar esse tempo para lapidar ou para salientar alguns conceitos muito importantes.
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O primeiro deles € o seguinte: a amiloidose, na verdade, ndo é uma Unica doenga, € um complexo de doencas. Na
amiloidose por transtirretina o paciente podeter apolineuropatia, apresentar dores neuropéticas, perdadeforcaeateractes
autondmicas. Normalmente esse paciente é portador da amiloidose hereditéria, que é familiar. E por isso que, muitas
vezes, ela é chamadade PAF — Polineuropatia Amiloidética Familiar. Para esses pacientes com polineuropatiafamiliar ja
existe um tratamento incorporado no SUS, que € o tafamidis de 20 miligramas. Esse € o tratamento inicia principalmente
para os pacientes com as formas mais iniciais da doenca. O que se pleiteia, entdo, para aguel es pacientes que néo estéo
respondendo ao tratamento, que aevol ugéo estaacontecendo apesar do uso do tafamidis, € que seincorporem outrasdrogas
mais potentes, que sdo silenciadoras de sintese de transtirretina no figado, como jafoi comentado aqui, que, logicamente,
€ algo muito importante.

Mas ndo podemos esquecer 0s pacientes que tém a cardiopatia. Eu acho que a discussdo principal desta tarde seria a
cardiopatia amiloidética. A cardiopatia pode surgir como manifestagdo no paciente hereditério — seria, portanto, uma
doenca hereditéria, uma cardiomiopatiaamiloidéticafamiliar —, mas também pode surgir em paciente sem acometimento
hereditario, sem mutacdo, que € o paciente selvagem ou wild type. Curiosamente, acredita-se que esse paciente hoje sgja
mais frequente, mais comum do que o caso hereditério, familiar, porque isso esta ligado ao envelhecimento, e a nossa
populacéo esta envelhecendo. Entdo, todos os grandes centros que lidam com amiloidose no mundo inteiro tém registrado
um aumento exponencial na detecgdo de casos de amiloidose cardiaca naforma selvagem ou wild type. E preciso lembrar
gue nessa forma o envolvimento € praticamente exclusivo do coragéo.

Para essa forma de doenca causada pela transtirretina, a amiloidose por transtirretina, principal mente naformawild type,
gue é amais comum, ndo existe nenhum tipo de tratamento aprovado no Brasil. O tratamento éfeito através daindicago.
Entdo, usando-se a indicacdo de cardiomiopatia por amiloidose, por ser transtirretina, nés ndo temos a aprovagdo do
tafamidis na dose correta de 80 miligramas, que foi autorizada, aprovada na ANVISA para uso no Brasil e é a dose
recomendada nas nossas diretrizes internacional mente.

Entdo, para o paciente que tem como manifestacdo a cardiopatia ndo ha tratamento aprovado, independentemente de
0 caso dele ser hereditério ou wild type, que é o selvagem ndo mutado. Lembramos que para esse paciente ligado a
essa forma selvagem, que é o ndo hereditério, ha vérias evidéncias muito fortes de que ele sgja mais comum do que o
paciente hereditario. Muitos cardiologistas do nosso centro e da Sociedade Brasileira de Cardiologia, que tem centros de
investigacdo de amiloidose, estdo registrando muitos casos de amiloidose cardiaca, com insuficiéncia cardiaca naforma
selvagem, e ndo temos o que fazer em termos de tratamento porque ndo hanadaaprovado, que seriapelo menoso tafamidis
de 80 miligramas.

Por isso, precisamoster um foco, porgque eu acho que aformamais conhecidadadoenca, queéaformafamiliar, hereditéria,
€, sem davida, uma doenca muito importante, que, digamos assim, agrega pacientes em associacfes, como a ABPAR,
onde a Lianafaz um trabal ho fantastico com os portadores da doenca.

Mas existe outro conjunto de pacientes que estdo completamente invisivels, e nds precisamos também falar deles. Refiro-
me aos portadores de amiloidose cardiaca selvagem, na forma wild type. Lembro que essa forma de amiloidose por
transtirretina praticamente s acomete o coracdo, ela ndo faz neuropatia de forma saliente. E esse paciente, curiosamente,
€ 0 que tem pior progndstico. So esses com cardiopatia amiloidética por transtirretina que tém o pior prognéstico, e
nés estamos completamente desguarnecidos. Ndo ha tratamento para essa indicacéo aprovada na dose certa, que é de 80
miligramas. E isso que eu gostaria, entdo, de reforcar.

Obrigado.

A SRA. PRESIDENTE (Rejane Dias. PT - PI) - Muito obrigada, Sr. Marcus Vinicius.

Eu pego avocé, Liana, que me corrija, se entendi errado. Acho que a Luciene poderia até responder. Pelo que entendi
ha uma demora excepcional também na entrega desse medicamento para os pacientes, ndo € isso? Acho que vocé falou
alguma coisa nesse sentido. Acredito que a representante do Ministério, a Sra. Luciene, poderia responder acerca desse
guestionamento.

Tem apalavraa Sra. Monica, por 5 minutos, parafazer suas consideracoes finais.

A SRA. MONICA VIEIRA ADERALDO - Boatarde.

Renovo aqui os meus agradecimentos a todos e quero dizer também, Deputada, que a amiloidose € uma doenca tardia.
Ela ndo se manifesta na infancia. Ela se manifesta tardiamente porque é uma doenca de acimulo. Por conta disso, o
diagnastico é dificil e também tardio.
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Escutando aqui as palavras do Dr. Marcus Simdes, eu queria dizer que € preciso ter tratamento ndo sO para a fase 1,
mas também para a fase 2, porque na fase 3, como vocés sabem, ndo existe mais nenhum tipo de tratamento, a ndo ser
o transplante.

Nestafalaeu quero fazer um pedido a Dra. Luciene, que estd aqui. Elaja sinalizou em suafala que em julho, talvez, haja
afamilia testemunho. Estamos aguardando o tratamento tanto paraafase 2 como paraafase 1, quando o tafamidis ndo é
indicado. Ja existe dentro da CONITEC um processo para que tivéssemos tratamento para afase 1, que o tafamidis ndo
atende, e também para afase 2, que seriafeito com o Tegsedi, como foi falado pelo doutor.

Pedimos a Dra. Luciene que nos dé alguns esclarecimentos, porque ja faz bastante tempo que foi dada entrada a esse
processo para a incorporacdo, para a avaliacdo da CONITEC, e ndo temos mais noticias se val ser e quando vai ser
incorporado. E essa doenca realmente tem muita pressa. E uma doenca que n&o pode esperar tantos tramites. Depois que
foi vistaafamilia e escutado o paciente, ainda sera necessario passar por um processo de consulta piblica. Sabemos que
esse processo é demorado. E, mesmo que seja recomendado, ha o tempo para aimplantagdo, que, como a doutora disse,
€ de 180 dias mais 90 dias. E da recomendagao, daincorporacéo até chegar a ponta o paciente ndo vai conseguir esperar.

Eu peco aDra. Lucienequenosgjude. A segundareunido serdem julho, porque junho jdacabou. Pedimos que essaquestéo
sejauma das primeiras a serem tratadas, escutadas.

Ent&o, deixo aqui esse pedido, essa solicitacao, porque, como todosfalaram, néstratamos de vidas, de humanizacdo dentro
da salde, e ndo de preco. Peco que isso sgjarevisto e que sejatrazida paraa primeira reunido de julho essa ouvida dessa
familia testemunho.

Muito obrigada.
Era o que eu queria dizer.
Agradeco maisumavez.

A SRA. PRESIDENTE (Rejane Dias. PT - PI) - Nés é que agradecemos a M onica a participacao.
Agora, passo apaavraao Sr. Romilson de Almeida, por 5 minutos, para as suas consideracdes finais.
O SR. ROMIL SON DE ALMEIDA VOLOTAO - Gostaria de parabenizar esta Comissio de Defesa dos Direitos das

Pessoas com Deficiénciapor tratar de um temat&o i mportante para os pacientes e as familias que sofrem com aamiloidose,
ou, como foi dito aqui, com as amiloidoses, porgque amiloidose ndo é uma so, sdo muitas.

O reconhecimento da importancia desta audiéncia eu dirijo a Deputada Rejane Dias, autora do requerimento que nos
possibilitou estar aqui hoje, trazer informagtes, ouvir os colegas palestrantes, os quais eu parabenizo, pois trouxeram
informagfes muito importantes.

Gostaria também de consignar a minha confianca a esta Casa Legidativa, a Camara dos Deputados, que € o simbolo
da democracia brasileira, que é a Casa do povo brasileiro e que sempre escuta aqueles que mais precisam, que mais
necessitam, aquel es que est&o sofrendo e precisam que o Estado atue em prol deles.

Agradeco a Deputada.

Parabenizo os nossos palestrantes e a eles agradeco.

Encerro por aqui, agradecendo também a participacdo dos tel espectadores que nos acompanharam pela TV Camara e pelo
canal do Y outube.

A SRA. PRESIDENTE (Rejane Dias. PT - Pl) - NGs € que agradecemos imensamente ao Sr. Romilson a participacéo e
a contribuicdo, pois trouxe informagdes valiosas ao nosso debate.

Agora, concedo apalavraa Sra. Luciene Fontes, por 5 minutos.

A SRA. LUCIENE FONTES SCHLUCKEBIER BONAN - Muito obrigada, Deputada.

Primeiramente, registro a minha solidariedade a todos os pacientes que sofrem com essa doenca, que € grave, que é
incapacitante, e a seus familiares. N6s real mente conhecemos o perfil da doenca e nos solidarizamos com todos.

Gostariade ressaltar alguns pontos. Havera umarevisdo e uma atualizacdo do Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas
daamiloidose. Isso foi priorizado pelo Ministério. Esta no nosso rol dos PCDTs prioritérios.

Respondendo a Dra. Monica, sim, ha submissdo a CONITEC do inotersena para tratar pacientes que ndo respondem ao

tafamidis ou pacientes em fase 2 da doenca. Ele sera avaliado, conforme submissao, na proxima reunido da CONITEC,
gue acontecerd na primeira semana de julho.
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O Dr. Romilson comentou que, pela ANVISA, ainda existe outro medicamento registrado, o patisiran, que ja foi
precificado ejaestaapto acomercializacdo no mercado. Mas, como aindando foi apresentada demandadele a CONITEC,
a CONITEC néo o avaliou. Como eu disse, ainda ndo existe demanda desse medicamento paraa CONITEC.

Como conclusdo, vou retomar aminhafalainicial sobre atomadade decisdo naCONITEC. Natomadade decisdo avaliam-
se as evidéncias, mas ndo se avaia 0 papel necessariamente em nimeros. Faz-se uma avaliagdo critica da evidéncia
justamente para salvaguardar o paciente desta doenca. Ent&o, o Ministério da Salide precisa recomendar uma tecnologia
gue de fato seja eficaz e segura.

No momento que nés avaliamos essa questdo em termos de evidéncias e de resultados clinicos, e esses resultados clinicos
sdo suficientes, so importantes, sdo relevantes, hd uma outra dimensdo, que € a parte de custos. Mas ndo € o custo em
si, porque o medicamento é de alto custo, sim, e para a doenca rara, uma parte dos medicamentos é de alto custo de fato.
Nés temos um orcamento limitado, e, quando se avalia em termos de custos, isso é feito através do principio do custo/
oportunidade.

Ent&o, se eu tenho uma doenca que tem um medicamento de alto custo, e esse custo é muito elevado ao sistema, outros
pacientes e até o paciente dessa mesma doenca véo deixar de ter acesso a outras tecnologias, a outros tratamentos
assistenciais. Nessas dimensoes, sdo tomadas as decisdes no Plen&rio da CONITEC.

Quanto a pergunta que a Presidente da Mesa nos direcionou sobre o atraso na entrega, comentado pela Dra. Liane, essas
guestdes ndo sdo tratadas pelo nosso departamento. Ent&o, eu ndo tenho conhecimento sobre isso para dar uma resposta
correta aos senhores. Mas, como a Deputada Rejane nos colocou, esta Comissdo pode ser um canal realmente entre os
pacientes e 0 Governo. Eu vou levar esta questdo a nossa Secretaria de Ciéncia e Tecnologia e ja nos coloco a disposi¢ao
pararespondé-la em breve, t&o logo tenhamos uma resposta.

Muito obrigada a todos.

A SRA. PRESIDENTE (RejaneDias. PT - Pl) - Muito obrigada, Sra.L uciene, representando aqui o Ministério da Salide.
Eu acho que foram muito importantes esses esclarecimentos e as suas consideracdes finais.

A pergunta que eu fiz ndo era propriamente sobre a competéncia da CONITEC, mas eu fico feliz em saber que a senhora
val levar a questdo ao conhecimento de quem pode resolver. NOs estamos aqui para gjudar nesta Comissao, e creio que
principalmente o Ministério da Salde € imprescindivel neste papel de gjudar essas familias e essas pessoas que sofrem
com essa doenga incapacitante, grave, que mata.

Muito obrigada mais umavez.
Agora, concedo a palavraa Sra. Liana Claudia, por 5 minutos.

A SRA. LIANA CLAUDIA URIARTE FERRONATO - Eu quero ressatar a acolhida e a sempre boa recepcgo da
CONITEC a essa causa toda dos tratamentos.

Eu entendo que a Sra. L uciene ndo teriamesmo como responder aessaquestéo dosatrasos. Eu nem cologuei isso agui como
uma forma de cobranca a CONITEC, ao pessoa da SCTIE, da CMED. Eu sei queisso ndo cabe a €l es, mas é importante
colocarmos aqui a situacdo como esta hoje, porque atrasos vém se repetindo constantemente, sdo atrasos de 3 meses.
No ano passado, o atraso foi de 6 meses, e falta tratamento para os pacientes. Esses atrasos comprometem demais o
tratamento dos pacientes e agravam demais o quadro deles. Entdo, eu ndo quero culpar a CMED, nem a CONITEC,
nem a SCTIE por isso, porque eu sei que questdo ndo cabe a eles. Pelo contrério, todas as vezes que solicitei uma
participaco deles eu fui atendida prontamente, fui muito bem ouvida e muito bem recebida.

Entdo, napessoada L uciene, eu agradeco aVania Canuto por ter nos recebido, aPriscilaLouly por ter acolhido e recebido
para essa conversa. Temos tido realmente uma abertura muito grande na CONITEC. O trabalho deles esta muito bacana
hoje, no sentido de ouvir nossa necessidade, de entender e de nos explicar questes como essa que a L uciene acabou
de explicar do custo do medicamento. Realmente nés entendemos assim: "Ah, achou caro, ndo quer comprar para 0s
pacientes'. E uma visio bem leiga pensarmos assim.

Agradeco a explicacdo a Luciene e, mais umavez, o esclarecimento que esta Casa e a CONITEC sempre nos fornecem.
Eu s6 tenho palavras de gratiddo e sei que a coisa estda andando. Eu tenho acompanhado isso.

Esperamos uma solugdo para a questdo do tafamidis, na dosagem de 80 miligramas, do Tegsedi, agora inotersena, e
também do patisiran, que é um medicamento muito importante e que apresenta um outro atendimento também, uma outra
condicdo de tratamento que o Dr. Marcus pode até explicar melhor do que eu. S&o terapias que complementariam o
atendimento a essa doenca. Com elas nds conseguiriamos atender a praticamente todas as formas dessa doenca.
Infelizmente a amiloidose selvagem, como o Dr. Marcus colocou, ainda ficaria com essa defasagem, mas a ABPAR
também trabal ha por esses pacientes. Nés ndo consegui mos atendé-los de formatéo oficial como atendemos aos pacientes
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com amiloidose hereditaria mediada por transtirretina hoje, porque nés ndo temos quadro de pessoal suficiente paraisso.
NOs somos umaassoci agao sem fins|ucrativos, trabal hamos todos como voluntarios. Ent&o, fazemos o mel hor possivel por
todos os pacientes e acabamos atendendo até pacientes com amiloidose cutanea, amiloidose AL, ou primaria, amiloidose
selvagem, dando algum tipo de encaminhamento e orientacéo para pacientes.

Oficialmente a ABPAR hoje luta pela incorporagéo dessas trés terapias, para que se complete um quadro de tratamento
realmente eficaz e se coloque o Brasil de igua paraigua com os outros paises que hoje atendem aos pacientes com
amiloidose hereditéria com essas medicagfes que ja estdo hd anos no mercado. N&o so terapias novas que apareceram
ontem, ndo sa0 coisas novas. Ha pacientes |4 que ja recebem esse tratamento ha 2 anos, 3 anos, 4 anos. Aqueles que
entraram nos ensaios clinicos nos outros paises ja mostraram a eficiéncia desses medicamentos. Entdo, esta tudo muito
comprovado.

Nesse sentido, para nds s6 falta realmente que o brasileiro tenha acesso também a todas essas terapias de acordo com a
necessidade dele. Mesmo com esses que estéo ai, as vezes, 0s paci entes ndo respondem 100% ao tratamento e precisam de
outra opgdo. Se conseguissemos incorporar as trés opgdes terapéuticas hoje apresentadas para essa deficiéncia que existe
no tratamento, o Brasil estaria de igual paraigua com outros paises — eu acho estaria ssim —, em termos de oferta de
tratamento do Governo ao paciente.

Entdo, era essa a minha colocagdo. SO tenho a agradecer a todos aqui. Eu acho que foi tudo muito correto, muito certo.
Agora é esperar que realmente acontega essa incorporagao, para que os pacientes tenham acesso ao tratamento adequado,
tenham qualidade de vida e que o Brasil dé uma resposta €ficiente aos brasileiros que precisam desse tratamento.

Muito obrigada, Deputada, por este momento t&o importante. Obrigada aos outros participantes também. Daminha parte,
€ 6 gratiddo.
A SRA. PRESIDENTE (Rejane Dias. PT - Pl) - Muito obrigada, Sra. Liana. N6s estamos aqui cumprindo realmente o

nosso papel, fazendo a cobranca no sentido de que esses medicamentos sejam incorporados. Todos. Mais uma vez muito
obrigada pela sua participacdo. Foram importantissimos sua fala e seus esclarecimentos.

Agoraeu concedo apalavraa Sra. Dilia Savia, por 5 minutos.
A SRA.DILIA SAVIA DE SOUSA FALCAO - Tudo jafoi bem explanado. Reforcamos alutaem relagio ao tratamento
precoce, a descoberta precoce da doenca, diagnosticada. Para nds da atengéo priméria, € importante ressaltar essa fase

em gue se precisa do acompanhamento, do cuidado, do monitoramento, da investigacdo, da busca ativa de casos, para
monitorar essas pessoas.

Que esse tratamento seja o mais brevemente possivel inserido, porgque essas pessoas precisam continuar aviver. Todos nés
gueremos a vida, precisamos dela e precisamos reforcar mais ainda a necessidade de disponibilizacdo desse tratamento,
ndo somente para uma delas, mas também paratodas.

Deixo aqui meus sinceros agradecimentos por este momento e quero dizer que vamos lutar, vamos trabalhar mais ainda
para que essas pessoas tenham acesso a essa medicacdo no nosso Pais.
A SRA. PRESIDENTE (Rejane Dias. PT - PI) - Muito obrigada, Sra. Dilia, pela sua participagdo aqui conosco.

Agradeco aos nossos palestrantes pela importante contribuicdo para esta audiéncia publica, a todos os servidores e
funcionarios que também contribuiram para a realizagdo deste evento, aos intérpretes de LIBRAS e a todos os que
acompanharam o evento, sgja presencialmente, sgja virtualmente.

Declaro encerrada esta audiéncia publica.
Muito obrigada a todos e atodas.
Que Deus nos abencoe.

QUARTO SEM AUDIO
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