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Recorde de medicamentos aprovados para doencgas raras

Em 2019, foram aprovados 21 medicamentos e 30 ensaios clinicos destinados a doencas
raras

Neste 29 de fevereiro, Dia Mundial das Doengas Raras, a Anvisa contabiliza um recorde no
numero de medicamentos aprovados para doencas raras: foram 21 no ano de 2019, entre
sintéticos, biologicos e especificos. Paralelamente, foi anuida a realizagéo de 30 ensaios
clinicos.

De acordo com dados do Ministério da Saude, cerca de 13 milhdes de brasileiros tém alguma
doenca rara, que ndo tem cura e cujas op¢oes terapéuticas sao restritas. Os medicamentos
para doenca rara sao aqueles que tratam, diagnosticam ou atuam na prevencgao de condi¢ao
séria debilitante e que se propdem a alterar, de modo clinicamente significativo, a evolugao da
doenca ou que possibilitem a sua remisséo.

O combate as doencas raras, no entanto, nao é realizado somente por meio de medicamentos.
Outros produtos para a saude também s&o importantes, como os chamados produtos de
terapias avancadas, que tém potencial para trazer grandes beneficios a pacientes que sofrem
com enfermidades complexas e sem alternativas médicas disponiveis. Essa categoria inclui,
por exemplo, células geneticamente modificadas para eliminar tumores ou vetores virais que
carreiam sequéncias especificas para tratamento de doengas genéticas.

Com a recente aprovacdo da Resolucdo da Diretoria Colegiada (RDC) 338/2020 , que trata do
registro de produtos de terapia avancada e que se soma a

RDC 260/2018

, Sobre as regras para a realizacao de ensaios clinicos com produtos de terapia avancada
investigacional, o Brasil definiu as bases regulatdrias necessarias para desenvolver e registrar
produtos de alta tecnologia baseados em células e genes humanos, tornando-se referéncia na
América Latina. A RDC 338/2020 entra em vigor no dia 1° de junho.
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http://portal.anvisa.gov.br/legislacao#/visualizar/414700
http://portal.anvisa.gov.br/legislacao#/visualizar/388680
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'Medicamentos aprovados paral ol tratamento dell doencas raras( em 20190

| TRANSLARNA (atalureno)

Indicado para o tratamemiondartstrofinopatia regy ange e dandistrofagic’spregamtdd uma mutagio se

| CRESEMBA (sulfato de isavuconazénio)

\ Indicado para adultos p\ara o tratamento de:

- aspergilose invasiva

- mucormicose

\*Foram registradas as ﬂormas farmacéuticas po liofilizado e capsula dura. Assim sendo, sdo considerac

NITIKABS (nitisinona) |

\ Indicado para o trataménto de pacientes adultos e pediatricos (em qualquer grupo etario) com diagnosti

|VITRAKVI (larotrectinibe)
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\ Indicado para o trataménto de pacientes adultos e pediatricos com tumores sélidos localmente avancac

\*Foram registradas as ﬂormas farmacéuticas capsula dura e solucao oral. Assim sendo, sdo considerad

| CARBAGLU (acido carglimico)

Indicado para o tratamento da hiperamonemia devido a:

- deficiéncia da enzima\N-acetil-glutamato sintase (NAGS);

- acidemias organicas (%O): acidemia isovalérica (IVA), acidemia metilmalénica (MMA) e acidemia prop

[ICLUSIG (cloridrato de jponatinibe)

Indicado para o tratamento da leucemia mieloide crénica resistente ao dasatinibe ou nilotinibe, leucemi

'EVOBRIG (brigatinibe) |

\ Indicado para o trataménto de pacientes com cancer de pulméo nao pequenas células (CPNPC) localm

' TEGSEDI (inotersena) |
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\ Indicado para o trataménto da polineuropatia de estagio 1 ou 2 em pacientes adultos com amiloidose h:

'ERFANDEL (erdafitinibe)

\ Indicado para o trataménto de pacientes adultos com carcinoma urotelial (UC) localmente avangado ou

'PIQRAY (alpelisibe) |

\ Indicado para o trataménto de mulheres na pdés-menopausa e homens com cancer de mama avancado

|GALAFOLD (cloridrato de migalastate)

\ Indicado para o trataménto de longa duracao de adultos e adolescentes a partir de 16 anos, com diagn

'NUBEQA (darolutamida)

\ Indicado para o trataménto de pacientes com cancer de préstata ndo metastatico resistente a castracac

| DEFITELIO (defibrotida)
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\Tratamento da doencga Neno—oclusiva hepatica (DVOH) em pacientes adultos e pediatricos a partir de ul

CRYSVITA (burosumabe)

 Tratamento de hipofosfatemia ligada ao cromossomo X (X-linked hypophosphatemia, XLH) em individu

| BESPONSA (inotuzumabe ozogamicina)

\ Monoterapia para o trat\amento de adultos com leucemia linfoblastica aguda (LLA) de células B precurs

'LIBTAYO (cimiplimabe)

Tratamento de pacientes com carcinoma cutaneo de células escamosas (CSCC) metastatico ou pacien

| TAKHZYRO (lanadelumabe)

\Prevengéo de rotina de\ crises recorrentes de angioedema hereditario em pacientes com 12 anos de ide

ROPOLIVY (polatuzumabe vedotina)

\Tratamento de pacientés adultos com linfoma difuso de grandes células B (LDGCB) CD20 positivo, reci
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| CYSTADANE (betai'na anidra 1 g/g)

Indicado no tratamento|adjuvante da homocistinu ria, envolvendo deficiéncias ou defeitos nas enzimas

|Estudos clinicosl para doengas raras( autorizados em 20190

MEDICAMENTO EXPERIMENTAL

'INDICAGOES TERAPEUTICAS ESTUDADAS

| Durvalumabe

|Cancer de bexiga mdsgulo-invasivo.

Iduronato-2-sulfatase (WIDS) recombinante humana

|Sindrome de Hunter.

| Selexipague
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Hipertens&o pulmonar tromboembdlica crénica (HPTEC).

| Ponatinibe

\Leucemia linfoblastica éguda cromossomo Philadelphia positivo (LLA Ph+) recém-diagnosticada.

*Foram apresentados dois estudos.

|APL-2

\Anemia hemolitica autdimune de anticorpo quente (WAIHA) e doenca da aglutinina fria (CAD).

'AMG 510

| Tumores s6lidos avangados com mutagéo do KRAS p G12c.

|Oxibato de sodio |

'Sonoléncia excessiva diurna e cataplexia em participantes com narcolepsia.
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'Ravulizumabe; APL-2 |

\Hemoglobim]ria paroxiértica noturna (HPN)

*Foram apresentados dois estudos.

Nevanimibe

Hiperplasia adrenal congénita cléssica.

' Daratumumabe

'Mieloma mdiltiplo refratario recidivado.

*Foram apresentados dois estudos.

 Crizanlizumabe

| Anemia falciforme com|crise vaso-oclusiva.

| Tetratiomolibdato de bis-colina
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'Doenga de Wilson.

Arilsulfatase A humanalrecombinante

Leucodistrofia metacromatica infantil tardia.

Vutrisiran

' Amiloidose hereditaria por transtirretina (amiloidose hATTR).

*Foram apresentados dois estudos.

|AGEN2034

|Cancer do colo uterino de segunda linha.

| Selexipague

Hipertens&o pulmonar associada a sarcoidose.
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Patisirana

\Cardiomiopatia por amijoidose por transtirretina (amiloidose ATTR com cardiomiopatia).

| CRN00808.HCI |

| Acromegalia.

*Foram apresentados dois estudos.

'Macitentana

\Pacientes com cardiopétia congénita com fisiologia univentricular submetidos ao procedimento de Font

|Esparsentana

| Glomeruloesclerose segmentar e focal (GESF) primaria.

*Foram apresentados dois estudos.

/APVO101

10/ 11



Recorde de medicamentos aprovados para doencas raras

' Hemofilia B.

 Crizanlizumabe

' Doenga falciforme e doenga renal crénica devido & nefropatia falciforme.

'BMN 270

'Hemofilia A.

[RGX-121

|Sindrome de Hunter. |

Leia também: Doencas raras:&nbsp;29/2 chama&nbsp;atencao para problema mundial .

Fonte: ANVISA, em 28.02.2020
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http://portal.anvisa.gov.br/noticias/-/asset_publisher/FXrpx9qY7FbU/content/doencas-raras-29-2-chama-atencao-para-problema-mundial/219201?p_p_auth=wyIRu8Jh&amp;inheritRedirect=false&amp;redirect=http%3A%2F%2Fportal.anvisa.gov.br%2Fnoticias%3Fp_p_auth%3DwyIRu8Jh%26p_p_id%3D101_INSTANCE_FXrpx9qY7FbU%26p_p_lifecycle%3D0%26p_p_state%3Dnormal%26p_p_mode%3Dview%26p_p_col_id%3D_118_INSTANCE_KzfwbqagUNdE__column-2%26p_p_col_count%3D2

