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Introducgao

A Camara de Regulagdo do Mercado de Medicamentos (CMED) define as diretrizes e os
procedimentos relativos a regulagdo econdémica do mercado de medicamentos, bem como
monitora o setor. Essas competéncias estao previstas na Lei n2 10.742, de 6 de outubro de 2003,
especialmente no artigo 62. No escopo de sua atuacao, cabe a CMED definir os critérios para a
fixagcdo dos pregos dos produtos novos e das novas apresentagdes de medicamentos, conforme
o artigo 72 da mesma lei. O estabelecimento de critérios claros para a definicdo de precos deve
considerar o acesso e as necessidades terapéuticas da populacdo brasileira, promovendo a
assisténcia farmacéutica por meio de mecanismos que estimulem a oferta de medicamentos e a
competitividade do setor.

Em maio de 2021, a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitdria (Anvisa) publicou a Resolugdo
de Diretoria Colegiada - RDC n2 505, de 27 de maio de 2021, que dispde sobre o registro de
produtos de terapia avangada (PTA). Essa norma busca garantir o acesso da populagao brasileira
a essas tecnologias inovadoras, que representam importantes promessas terapéuticas para
situagdes clinicas complexas, muitas vezes sem alternativas disponiveis. No entanto, a
complexidade dos produtos de terapias avangadas envolve desafios regulatérios relacionados a
seguranca, eficacia e qualidade, além de riscos e incertezas clinicas, com impacto nos custos para
os sistemas publico e privado de saude.

Do ponto de vista da regulagao econdmica, ha um descompasso entre a norma de
precificagao vigente, publicada ha mais de 20 anos, e a regulamentagao do registro de PTAs. Isso
faz com que esses produtos sejam categorizados como casos omissos, nos termos da Resolugao
CMED n? 2, de 5 de margo de 2004. Como as categorias de medicamentos previstas nessa norma
nao contemplam as tecnologias registradas como PTAs, torna-se necessario estabelecer critérios
especificos para sua precificagao, visando maior transparéncia, seguranga juridica e alinhamento
normativo as melhores praticas regulatdrias.

Nesse contexto, o Comité Técnico Executivo da CMED realizou uma consulta dirigida para
coletar dados, informacdes, opinides e sugestdes sobre critérios de precificacdo aplicaveis a
produtos de terapia avangada, com o objetivo de subsidiar a analise de impacto regulatério e
eventual proposicdao de uma normativa especifica.

Com o objetivo de ampliar a transparéncia e incentivar uma participacao qualificada e o



didlogo regulatério, a Secretaria-Executiva da CMED adotou uma abordagem ativa na
comunicagao da consulta dirigida, promovendo agdes para engajar diferentes publicos e ampliar
a visibilidade do tema. Entre as iniciativas desenvolvidas, destacam-se:

e Publicagdao do Edital de Chamamento n2 1, de 6 de fevereiro de 2025, em Didrio Oficial
da Unido (DOU), estabelecendo as diretrizes para a participagdo e garantindo ampla
divulgagao da consulta;

e Criacdo de uma pagina especifica no site da CMED, reunindo informagdes detalhadas
sobre o tema e facilitando o acesso aos interessados; e

e Divulgacao estratégica por meio de duas notas no Portal da Anvisa, ampliando o alcance
da consulta dirigida e reforgando a importancia do tema para o setor regulado e demais
stakeholders.

A consulta dirigida esteve aberta de 10 de fevereiro a 28 de margo de 2025 e recebeu 40
formularios completos com contribui¢cdes de diversos segmentos, incluindo representantes da
industria farmacéutica, associacdes do setor, especialistas em saude e instituicGes de pesquisa.

Este relatdrio apresenta a sistematizacao das contribui¢des recebidas, destacando os
principais pontos levantados pelos participantes e suas possiveis implicagdes em uma eventual

regulamentacao da precificacdo de produtos de terapia avancada.

Dados Gerais

Durante o periodo em que ficou disponivel para contribuigdes, foram recebidos 40
formularios completos.

A metade das contribui¢des foi enviada por representantes que residem no estado de Sao
Paulo. E importante destacar que uma das contribui¢des é originaria de representante residente

nos Estados Unidos da América.



Distribui¢do Geografica

o
= ®
--- - - -
===

S&o Paulo - SP Rio de Janeiro - Minas Gerais -  Rio Grande do Sul Parana - PR Ceara - CE Estados Unidos da Para - PA
RJ MG -RS América
No que se refere ao perfil dos contribuintes, observa-se predominancia dos
representantes da industria farmacéutica, importadoras e distribuidoras de medicamentos e dos

representantes das institui¢des de ensino e pesquisa.

Perfil dos Participantes

Industria farmacéutica, importadoras e distribui...

Ensino e pesquisa

Prestadores de servigos médico-hospitalares _ B
Servigo Publico com interface em agdes de saud... _ n
Outra entidade representativa do setor farmacé... _ a
Defesa dos interesses de pacientes e familiares _ a
o [ ©
Associagio Médica _ [ 1]
ouros [ €8
Sociedade Médica _ [ 1]

Contribuicoes

As contribuigdes recebidas foram organizadas e analisadas em conformidade com as

perguntas dispostas no formulario.

Nos préximos itens, serdo apresentados os principais temas abordados nas manifestacdes



recebidas, destacando pontos de convergéncia e divergéncia entre os participantes, bem como
sugestdes e preocupacdes levantadas em relacdo a potencial elaboracao de regulamentacao

para definir critérios de precificacdo desses produtos.

1. O que vocé considera (conceitua ou caracteriza) como PTA? Existem tipos de PTA além dos
definidos pela Anvisa (produtos de terapias celulares avancadas, produtos de terapias génicas, e
produtos de engenharia tecidual)?

As contribuicdes recebidas sobre a conceituacdo destacam que os PTAs sdo
medicamentos inovadores baseados em células, genes ou tecidos humanos modificados,
destinados ao tratamento de doencas complexas como cancer, doencas raras e condicdes
incapacitantes.

A maioria das contribui¢des refor¢ca que a definicao estabelecida pela Anvisa na RDC n?
505/2021, que classifica os PTAs em trés categorias principais, é adequada e suficiente para o
cenario regulatério atual. A Anvisa define os PTAs como: (1) Produtos de Terapia Celular
Avangada, que envolvem células humanas manipuladas para desempenhar fungdes terapéuticas;
(2) Produtos de Terapia Génica, que utilizam material genético para editar ou regular genes
defeituosos; e (3) Produtos de Engenharia Tecidual, que combinam células e biomateriais para
regenerar tecidos. Muitos participantes destacaram exemplos concretos como as terapias CAR-
T para cancer e o medicamento Zolgensma para atrofia muscular espinhal.

Algumas contribuigdes sugerem que, embora a classificagdo tripartite da Anvisa seja
adequada, existem abordagens emergentes que podem desafiar as categorias tradicionais.
Foram mencionadas as terapias combinadas (que integram PTAs com dispositivos médicos),
terapias baseadas em RNA (como mRNA e RNA de interferéncia), terapias epigenéticas e até
mesmo a medicina nuclear radioisotdpica como possiveis candidatas a ampliacdo do conceito de
PTAs no futuro.

Diversas contribui¢cdes enfatizaram a importancia de manter a harmonizagao entre a
CMED e a Anvisa nas defini¢des, evitando inconsisténcias regulatérias. No entanto, também foi
sugerido que a rapida evolucdo biotecnoldgica pode exigir revisdes periddicas dessas definicdes
para acomodar novas tecnologias como CRISPR e terapias com RNA nado codificante.

As contribuicdes recebidas indicam um consenso sobre a necessidade de manter um
equilibrio entre a estabilidade regulatéria e a flexibilidade para incorporar inovagdes, garantindo
assim o acesso dos pacientes a tratamentos avangados enquanto se preserva a seguranga e a
sustentabilidade do sistema de saude brasileiro.



2. Vocé tem conhecimento sobre a forma atual de precificacdo de Produtos de Terapias
Avancadas?

11 (27.5%)

®sSim

®Nio

29 (72,5%)

A maioria dos contribuintes afirma ter conhecimento sobre a forma atual de precificacao
de PTAs.

Foi relatado que a precificacdo de PTA no Brasil estd estabelecido na Resolugdo CMED n2
2/2004, que classifica os medicamentos em seis categorias distintas para definicdo de preco,
sendo que os PTA, devido as suas especificidades, sdo sistematicamente enquadrados como
"caso omisso". Isso ocorre porque esses produtos ndo atendem aos critérios convencionais
exigidos para outras categorias, como a exigéncia de patente e estudo clinico de fase Ill com
comparador ativo.

No caso dos medicamentos de terapia avangada, a precificagdo segue inicialmente um
modelo baseado em referenciamento internacional, considerando uma lista de nove paises,
incluindo obrigatoriamente o pais fabricante. O preco definitivo sé é estabelecido apds a
comercializacdo em pelo menos trés desses paises, sendo adotado o menor valor encontrado.
Até que isso ocorra, o preco definido é provisdrio. Essa abordagem reflete a tentativa de alinhar
a politica nacional as melhores praticas internacionais.

A industria farmacéutica frequentemente incorpora na precificacdo desses
medicamentos os custos de desenvolvimento tecnoldgico e pesquisa e desenvolvimento (P&D),
aplicando um markup desejado. No entanto, devido a falta de uma regulamentagao especifica
para os PTA, as metodologias utilizadas acabam sendo adaptadas dos modelos de precificacdo
de medicamentos tradicionais.

O Comité Técnico-Executivo (CTE) da CMED é responsavel por analisar os casos omissos,
resultando em um processo de precificacdo que pode ser mais demorado e menos transparente.
Isso tem levado a judicializagao de alguns processos e as criticas de diversos stakeholders, devido
a falta de critérios objetivos bem definidos.

A auséncia de um modelo especifico para esses produtos também pode gerar distor¢des
de mercado. Esse cendrio levanta preocupacdes sobre a necessidade de revisdo do modelo
regulatério, considerando as especificidades das terapias avancadas e buscando maior
previsibilidade e eficiéncia na regulacdo desses produtos.

Portanto, de acordo com as contribuicGes apresentadas, é essencial que se discuta a
elaboracdo de normas especificas para a precificacdo de PTA, contemplando critérios que
considerem as peculiaridades desses tratamentos, garantindo maior transparéncia e celeridade



ao processo, além de evitar impactos negativos no acesso a essas terapias inovadoras.

3. Na sua percep¢do, a inexisténcia de normativa da CMED para tratar de precificacao de
Produtos de Terapias Avancadas pode ser considerada um problema?

4 (10%)

®Sim

®Nio

36 (90%)

A maioria das contribuicdes aborda que a inexisténcia de uma normativa especifica da
CMED para a precificacdo de PTAs representa um problema significativo, gerando inseguranca
juridica, distor¢cdes de mercado e barreiras ao acesso a tratamentos inovadores. Atualmente, a
falta de critérios claros leva a decisGes subjetivas, com o enquadramento dos produtos como
"casos omissos", o que prolonga processos e cria inconsisténcias.

Um exemplo citado nas contribui¢des foi o caso do Zolgensma, cujo longo processo de
precificagdo — com multiplas revisdes e judicializagdo — resultou em gastos de quase RS 1 bilhdo
pelo SUS, evidenciando a urgéncia de regras mais transparentes e eficientes.

Também foi relatado que, além da morosidade, a referéncia a pregos internacionais,
como os dos EUA, ignora as diferengas econdmicas e a realidade do sistema de saude brasileiro,
muitas vezes inflando artificialmente os valores. Isso ocorre porque muitos paises fecham
acordos confidenciais de descontos, tornando os pregos publicos divulgados irreais para
comparagao. Outro problema é a incorporagdo automadtica de PTAs no SUS e na saude
suplementar sem uma avaliagdo robusta de custo-efetividade, como ocorreu com o
trastuzumabe, que chegou a custar 250% a mais no setor privado em comparacdo com
referéncias internacionais, sobrecarregando o sistema, segundo as contribuicdes recebidas.

Na cadeia de fornecimento, foi argumentado que as farmdcias de varejo enfrentam
dificuldades para aplicar o Preco Maximo de Vendas ao Governo (PMVG) devido a falta de
regulamentacdo que obrigue industrias e distribuidoras a repassarem descontos. Além disso, a
Lei Geral de Prote¢do de Dados (LGPD) impede a solicitagdo de informagdes que diferenciem
compras publicas e privadas, expondo as farmacias a multas e inviabilizando a precificagao
adequada.

Para resolver esses desafios, é essencial desenvolver critérios especificos para PTAs,
considerando sua complexidade e custos elevados. Isso inclui a criacdo de modelos que
contemplem a produgdo personalizada (como terapias celulares), avaliagbes continuas de
eficacia (em vez de revisdes a cada dez anos) e incentivos a produgdo nacional, reduzindo a
dependéncia de importacdes. Sugere-se, ainda, a ado¢do de um "preco-piso regulado" baseado



em custos locais e mecanismos de compartilhamento de risco, como pagamento por resultados,
para equilibrar sustentabilidade financeira e acesso.

Em suma, os participantes afirmaram a falta de normatizagao para PTAs desincentiva a
inovacdo, aumenta custos e limita o acesso a terapias que podem salvar vidas e que sem isso, o
pais continuara enfrentando judicializagdo, gastos descontrolados e atrasos na disponibilizagao
de tratamentos essenciais para os pacientes.

4. Na sua percepcao, é necessario e possivel desenvolver uma metodologia para precificar PTA?

8 (20%)

®Sim
®N3o

32 (80%)

As contribuicdes recebidas apresentam um amplo espectro de perspectivas, destacando
tanto a complexidade do tema quanto a urgéncia em se estabelecer critérios transparentes e
adequados a essas terapias inovadoras.

A maioria dos participantes reconhece que os modelos tradicionais de precificagdo nao
sdo suficientes para PTAs, dada sua natureza singular — incluindo altos custos de
desenvolvimento, producdo personalizada entre outros. Diversas contribuicdes enfatizam a
necessidade de metodologias flexiveis que considerem ndo apenas os custos diretos, mas
também o valor terapéutico agregado, como melhoria na qualidade de vida, redugdo de
hospitalizacdes e impacto socioeconémico.

Entre as sugestdes apresentadas, destacam-se modelos como precificagao baseada em
valor (VBHC), que avalia beneficios clinicos e econémicos ao longo do tempo; pagamento por
performance, vinculando o preco a resultados observados no paciente; e modelos hibridos, que
combinam elementos de custo, eficcia e risco compartilhado. Algumas contribuicdes também
propdem precos dindmicos, ajustaveis conforme a demanda e novas evidéncias clinicas,
garantindo sustentabilidade financeira sem comprometer o acesso.

Um ponto recorrente nas contribuicdes é a necessidade de harmonizagdao entre os
6rgaos, principalmente Anvisa e CMED, para evitar inconsisténcias nos critérios de avaliacdo. Foi
sugerido, por exemplo, a aceitagao de diferentes tipos de evidéncias (como dados do mundo real
e estudos observacionais) e a flexibilizacdo de desfechos aceitaveis em anadlises de eficacia. Além
disso, muitos participantes defendem a revisdo periddica dos precos, permitindo ajustes
conforme novas informagdes sobre efetividade e custo-efetividade sejam disponibilizadas.

Algumas contribui¢des trazem exemplos internacionais, como os modelos de paridade de
poder de compra e acordos de compartilhamento de risco, adaptados a realidades econdmicas



diversas. Essas experiéncias sao vistas como referéncias Uteis, desde que contextualizadas para
o sistema de saude brasileiro, considerando as particularidades do SUS e da saude suplementar.

Por outro lado, um grupo menor de participantes argumenta que a Resolucdo CMED
2/2004 ja oferece bases suficientes para a precificagdo de PTAs, desde que atualizada para
incorporar novos tipos de evidéncia e desfechos clinicos. Essas contribui¢des alertam para o risco
de se criar regras excessivamente especificas, que poderiam engessar o mercado e desincentivar
a inovagao.

As contribuigdes refletem um consenso sobre a necessidade de maior transparéncia,
previsibilidade e equilibrio entre inovacao, acesso e sustentabilidade. Embora haja divergéncias
sobre a melhor abordagem metodoldgica, fica clara a demanda por um marco regulatério que:

e Incorpore avaliagdes dinamicas de tecnologia em saude;
e Promova a equidade no acesso a terapias avangadas;
e Garanta seguranga juridica para industria e gestores publicos.

A construcdo dessa metodologia exigird didlogo continuo entre governo, setor produtivo
e sociedade civil, com atencdo especial as licdes aprendidas em outros paises e as especificidades
do sistema de saude brasileiro.

5. Na sua percepg¢do, o modelo de precificacdo de PTA deve considerar o desempenhoda
terapia, com precovinculado aos resultados de efetividade?

8 (20%)

®sim
®Nio

32 (80%)

As contribui¢des recebidas sobre a possibilidade de vincular o pre¢o de PTAs aos
resultados de efetividade revelam posicionamentos diversos, porém complementares. A maioria
dos participantes reconhece o mérito da abordagem baseada em valor, mas com ressalvas
importantes sobre sua implementacao pratica.

Diversas contribuicbes defendem modelos inovadores de precificagdo, como o
pagamento por performance e acordos de risco compartilhado, onde o valor pago estaria
atrelado aos beneficios clinicos efetivamente observados. Esses modelos exigiriam um
acompanhamento rigoroso dos pacientes apds o tratamento, com revisdes periddicas dos precos
baseadas em dados do mundo real. Muitos sugerem a criagao de sistemas de monitoramento



continuo e a aceitacdo de diferentes tipos de evidéncia, incluindo estudos de fase Il e analises
comparativas indiretas, especialmente para terapias com dados limitados no momento do
lancamento.

No entanto, importantes desafios sdo apontados. O tempo necessario para obter dados
robustos de efetividade - que pode chegar a 15 anos no caso de algumas terapias - contrasta com
a necessidade imediata de estabelecer precos para comercializacdo. Além disso, a complexidade
técnica de definir métricas objetivas de desempenho e a divisao de competéncias entre agéncias
regulatorias criam obstaculos praticos significativos.

Entre as propostas concretas, destacam-se: a adocdao de precos provisérios iniciais
sujeitos a revisdo, a criagdo de repositdrios centrais para coleta de dados pds-comercializagao, e
modelos hibridos que combinem elementos de custo de produc¢do com avaliacdo de beneficios
clinicos. Algumas contribuicdes sugerem ainda a utilizagao de indicadores intermediarios de
efetividade quando os desfechos finais demoram muitos anos para serem mensurados.

Por outro lado, parte dos participantes argumenta que a precificacdo deve basear-se
principalmente nos dados disponiveis no momento do langamento, considerando os altos custos
de desenvolvimento e produgdo caracteristicos dessas terapias. Ha preocupag¢des sobre a
inseguranga juridica que modelos muito complexos poderiam criar para as empresas
desenvolvedoras.

O consenso emergente aponta para a necessidade de maior flexibilidade nos critérios de
avaliagdo, sistemas robustos de farmacovigilancia e monitoramento pds-mercado, e um
alinhamento mais estreito entre as diferentes instancias regulatérias. A solucdo ideal parece
residir em modelos adaptativos que equilibrem a inovacdo terapéutica com a sustentabilidade
do sistema de saude, garantindo acesso aos pacientes sem desincentivar o desenvolvimento de
novas terapias.

6. Adefinicdo de preco provisério é aplicavel para PTA?

1(2.5%)
10 (25%)
@®sim

®Nio
@ Sem resposta

29 (72,5%)

Houve consenso quanto a necessidade desse mecanismo, embora com diferentes
perspectivas sobre sua implementacdo. A maioria dos participantes concorda que a natureza
inovadora e complexa dessas terapias, frequentemente aprovadas com base em dados
preliminares, justifica a adogao de pregos iniciais sujeitos a revisao.

Diversos fatores foram apontados como determinantes para a provisoriedade do preco:



a incerteza quanto aos resultados de efetividade a longo prazo, o tamanho reduzido das
populacdes estudadas, a auséncia de desfechos clinicos definitivos e a qualidade das evidéncias
disponiveis no momento do registro. Muitas contribui¢des destacam que os precos provisdrios
deveriam ser reavaliados periodicamente (entre 2 e 5 anos), com base em dados do mundo real
qgue confirmem ou ajustem os beneficios inicialmente projetados.

Surgiram duas principais abordagens para implementagdo: alguns defendem a
manutenc¢do do atual sistema da Resolugdo CMED n2 2/2004, vinculando a provisoriedade a
auséncia de pregos em trés paises de referéncia; outros propdem critérios especificos para PTAs,
considerando as incertezas cientificas inerentes a essas terapias. Modelos inovadores foram
sugeridos, incluindo mecanismos de compartilhamento de risco, pagamento por resultados e
ajustes progressivos conforme novas indicagdes terapéuticas sao aprovadas.

As contribuigdes também expdem preocupagdao com a sustentabilidade do sistema,
sugerindo que os precos provisorios deveriam ser reavaliados considerando tanto o impacto
clinico quanto o econdmico, com possibilidade de ajustes para cima ou para baixo. A
harmonizagao entre Anvisa e CMED e a criagao de sistemas robustos de monitoramento pds-
comercializagao emergem como elementos-chave para o sucesso dessa abordagem.

Referente ao que motivaria tornar o prego definitivo, o elemento central destacado pelas
diversas partes interessadas é a comprovacgdo robusta da efetividade clinica, que deve incluir ndao
apenas dados de eficacia, mas também métricas concretas de melhoria na qualidade de vida dos
pacientes e aumento de sobrevida, preferencialmente com acompanhamento minimo de cinco
anos em populagdes significativas.

Um segundo pilar importante é a estabilizacdo das evidéncias cientificas, que envolve a
superacao das incertezas iniciais através de estudos de mundo real no contexto brasileiro,
confirmagdo do perfil de seguranga em longo prazo e demonstragcdo de que os beneficios
prometidos se mantém sem a emergéncia de efeitos adversos limitantes.

Do ponto de vista econdmico, destaca-se a necessidade de avaliacdo do impacto real no
sistema de salde, considerando ndo apenas o custo direto do tratamento, mas também
potenciais economias em outros servicos de saude e o equilibrio entre acesso amplo e
sustentabilidade financeira. A maturidade tecnoldgica também emerge como fator relevante,
incluindo a estabilizagao dos processos produtivos e a consolidagao da terapia no mercado
global.

As contribuigdes também abordam a necessidade de dados robustos — que naturalmente
exigem tempo para serem gerados — e a demanda por previsibilidade nos modelos de
precificacdo. Enquanto alguns defendem critérios objetivos baseados em referéncias
internacionais, outros argumentam que fatores clinicos e econémicos deveriam ter maior peso,
com mecanismos de revisao peridodica mesmo apds a definigdo do preco como definitivo,
garantindo assim um equilibrio dinamico entre inovagao, acesso e sustentabilidade.

Por fim, ha reconhecimento de que o modelo ideal deve equilibrar o acesso precoce a
terapias inovadoras com a protegao dos sistemas de saude contra custos excessivos por
tecnologias que possam ndo cumprir as expectativas iniciais, mantendo, ao mesmo tempo,
atratividade para a industria farmacéutica.



7. Nasua opinido, existe algum modelo internacional de precificacdo de PTA que seria aplicavel no
Brasil?

4 (10%)

®sSim
@ N3io

@ Sem resposta

14 (35%)
22 (55%)

Os contribuintes apontaram que o modelo brasileiro para precificacdo de PTAs pode se
basear em experiéncias internacionais, considerando as especificidades do mercado e do sistema
de saude. Foram propostos os seguintes modelos:

Pagamento Baseado em Desempenho (Pay-for-Performance - P4P): esse modelo
condiciona o pagamento a eficacia clinica da terapia. Se o tratamento for eficaz, o pagamento é
realizado integralmente; caso contrario, hd reembolsos ou ajustes. Exemplos incluem o
Zolgensma nos EUA e na Europa e o Kymriah em paises como Franca, Itdlia e Alemanha. Foi
sugerido que esse modelo seja aplicado no SUS e em planos de salde, mas exigiria um sistema
de monitoramento clinico rigoroso.

Pagamento Parcelado (Annuity Payment Model): em vez de um pagamento Unico, os
custos sao divididos ao longo dos anos. Se os beneficios da terapia persistirem, os pagamentos
continuam e, em caso de falha, podem ser suspensos. No Reino Unido e na Italia, o Luxturna
adotou essa abordagem. De acordo com as contribuigdes, no Brasil, essa estratégia ajudaria a
evitar impactos financeiros imediatos e exigiria contratos entre governo, industria e operadoras.

Precificacdo Baseada em Valor (Value-Based Pricing - VBP): o pre¢o do medicamento é
definido com base no impacto clinico, reducdo de custos e melhoria da qualidade de vida do
paciente. Modelos como o do NHS utilizam o ICER (Custo-Efetividade Incremental) para decisGes
de incorporacdo. A Itdlia adota um sistema de pagamento escalonado e condicionado a
resultados clinicos, além de um fundo especifico para cobrir custos iniciais.

Também foram apresentadas solucdes adotadas em outros paises. A Australia utiliza
acordos especiais de compartilhamento de risco, vinculados a coleta de mais evidéncias. Na
Alemanha, terapias recebem precos livres no primeiro ano, seguidos de negociacdo com
seguradoras, com recentes reformas reduzindo esse periodo para seis meses.

Para facilitar o acesso antecipado, alguns paises concedem autorizagdo condicional
baseada em dados iniciais, desde que evidéncias adicionais sejam fornecidas. Esse aspecto é
essencial, pois terapias génicas sdo tratamentos Unicos, e a avaliacdo do seu valor terapéutico
pode ser incerta no momento do langamento.



Em sintese, as contribuicdes afirmam que a precificagcdo de PTA no Brasil deve considerar
modelos baseados em desempenho, parcelamento e valor, adaptando estratégias bem-
sucedidas de paises como Australia, Alemanha, Reino Unido e Italia.

8. Na sua opinido, o referenciamento externo de precos é aplicavel para PTA?

1(2.5%)

10 (25%)

®sim

29 (72,5%)

As contribuicGes sobre critérios para precificacdo de PTAs destacam a necessidade de um
modelo adequado a realidade brasileira. Alguns defendem que os formatos de avaliagao devem
ser desenvolvidos no préprio ambiente regulatdrio do pais, considerando sua capacidade de
pagamento e PIB per capita. Ha, ainda, questionamentos sobre a adequagao do referenciamento
externo, pois esses medicamentos sdo desenvolvidos em paises de alta renda, onde a entrada
ocorre primeiro e os modelos de analise econdmica variam, como nos EUA, que ndo exige custo-
efetividade para aprovagao.

Alternativas propostas incluem que seja considerado o valor terapéutico e beneficio
clinico, impacto orgamentdrio, volume de pacientes, escalabilidade e evidéncias pos-
comercializagdo. Também ¢é sugerido um alinhamento com politicas de inovacao, priorizando
incentivos a produgao nacional e parcerias entre indUstria e academia para reduzir custos.

Outros critérios mencionados incluem melhora na adesdo ao tratamento, maior
comodidade e perfil de seguranga aprimorado, como menor frequéncia de doses e redugao de
eventos adversos. Além disso, destaca-se a necessidade de acesso sustentavel e viabilidade
econdmica, levando em conta a realidade socioecon6mica e o sistema de saude do pais.

Houve consenso sobre a importancia de um modelo flexivel, que permita ajustes
conforme inovagdes incrementais e caracteristicas especificas das terapias, garantindo equilibrio
entre inovagao e acesso.

No que se refere a cesta de paises a ser utilizada, muitos participantes defendem a
manuten¢do dos paises ja utilizados pela CMED na Resolugdo n2 2/2004, enquanto outros
sugerem atualizacbes considerando fatores econ6micos, sociais e regulatérios.

Ha propostas para incluir paises como Reino Unido, Franca, Alemanha, Itdlia, Espanha,
Canada e Australia, que possuem sistemas consolidados de Avaliagao de Tecnologias em Saude
(ATS) e precificagdo. Alguns defendem que a escolha dos paises deve considerar a capacidade de
pagamento e condigdes econdmicas similares ao Brasil, além de evitar distorgdes concorrenciais.
Ha também sugestdes para excluir paises com incentivos fiscais e subsidios publicos que



poderiam influenciar os pregos.

Além disso, destacam-se modelos alternativos como revisdo periddica de precos,
compartilhamento de risco e precificacdo baseada em desfechos clinicos. Alguns alertam que o
referenciamento externo nao deve ser critério Unico e absoluto, devendo ser complementado
por estudos aprofundados e politicas publicas locais. Outros apontam que paises em
desenvolvimento, como México, Argentina, India e Africa do Sul, poderiam ser considerados
devido a contextos econdmicos mais proximos ao brasileiro. Assim, hd um consenso sobre a
necessidade de um modelo equilibrado e adaptavel as particularidades das PTAs.

9. Na sua opinido, fatores como incentivo ao desenvolvimento, inovacao e producao
devem ser considerados para a precificacdo de PTA?

1(2,5%)

14 (35%)

®sSim
®N3o

@ Sem resposta

25 (62.5%)

Critérios como transferéncia de tecnologia, financiamento publico e parcerias publico-
privadas sdo apontados como elementos essenciais para definir precos diferenciados. Foi
apontado que produtos desenvolvidos com recursos estatais ou conduzidos em instituicdes
nacionais poderiam ter um custo mais acessivel para pacientes e para o sistema de saude. Além
disso, experiéncias internacionais, como na India, mostram que incentivos a producdo local
podem impulsionar a competitividade da industria nacional.

A transparéncia nos investimentos em pesquisa e desenvolvimento também é crucial
para embasar decisdes de precificacdo. A Estratégia Fiocruz para Terapias Avancadas é um
exemplo de como a transferéncia de tecnologia pode reduzir custos e ampliar o acesso. Assim,
uma abordagem que combine incentivos regulatorios, apoio governamental e mecanismos de
precificacdo justos pode fortalecer o setor nacional e garantir maior disponibilidade dessas
terapias no Brasil.



9.1 Na sua opinido, a precificacdo de PTA deve ser diferenciada no caso de
desenvolvimento e produgdo local?

1(2.5%)

17
(42,5%)

®sim
®Nio

@ Sem resposta

22 (55%)

Nos termos das contribuicdes recebidas, a precificacdo diferenciada para PTAs
desenvolvidos e produzidos no Brasil deve considerar multiplos fatores, equilibrando incentivo a
inovagao nacional e viabilidade econ6mica.

Um dos principais argumentos apresentados é que o desenvolvimento e producao
nacionais reduz custos logisticos, permite dominio tecnolégico e formagdo de profissionais
especializados. Dessa forma, cria-se um ambiente sustentavel para inovacdo, tornando as
terapias mais acessiveis.

10. Na sua opinido, quais sdo os principais obstaculos regulatérios ou financeiros
enfrentados na aquisicdo ou fornecimento de PTA?

Os contribuintes destacaram que os principais obstaculos regulatérios e financeiros na
aquisi¢ao ou fornecimento de PTA no Brasil sao diversos e envolvem desde questdes normativas
até desafios econdmicos e logisticos.

No ambito regulatério, a legislagdao vigente nem sempre acompanha a velocidade da
inovagao tecnoldgica, exigindo adaptagbes constantes e avaliagdes caso a caso. A falta de
regulamentacao especifica para precificacdo e reembolso, bem como a auséncia de mecanismos
ageis de interacdo entre reguladores e desenvolvedores, gera inseguranca juridica e pode
retardar a introducdo dessas terapias no mercado. Além disso, a categorizacdo dos PTA dentro
das normas da CMED ainda ndo esta bem definida, o que impacta diretamente a precificacao e
pode dificultar a viabilidade desses tratamentos no pais.

No aspecto financeiro, um dos principais desafios é o alto custo dessas terapias, que
muitas vezes ultrapassa milhdes de reais por tratamento. Foi relatado que a precificacdo adotada
pela CMED ndo considera plenamente os custos de desenvolvimento, a personalizagdo das
terapias e os beneficios clinicos de longo prazo, o que pode desestimular a entrada de novas
tecnologias. Além disso, o modelo de reembolso no Brasil apresenta dificuldades, pois envolve
multiplas instancias decisdrias, como o MS, ANS, operadoras de planos de salde e hospitais. A
falta de integracao entre a avaliacao sanitaria, a precificacdo e a incorporacao dessas tecnologias
nos protocolos assistenciais também criam barreiras para sua adoc¢do no sistema de salde.

Outro ponto critico abordado pelos participantes foi a dependéncia de importacdo, uma



vez que grande parte das PTAs é produzida no exterior, exigindo logistica complexa e onerosa,
além de burocracia alfandegaria que pode comprometer a viabilidade do tratamento. A
concentracao dos centros credenciados para administracao dessas terapias no Sul e Sudeste do
pais agrava as desigualdades regionais, aumentando os custos com deslocamento e internagao.

Diante desse cendrio, é fundamental aprimorar o arcabouco regulatdrio e adotar solucdes
inovadoras de precificacdo e compartilhamento de risco para garantir maior previsibilidade e
acesso a essas terapias no Brasil.

11. Na sua opiniao, a norma que vier a ser editada sobre precificacdo de PTA devera ser
submetida a avalia¢des periédicas com monitoramento por indicadores?

1(2.5%)

8 (20%)

®Sim
®Nio

@ Sem resposta

31 (77.5%)

As contribuicdes recebidas destacam a importancia de estabelecer um conjunto robusto
e multidimensional de indicadores para monitorar a eficacia e a sustentabilidade de uma
eventual norma de precificagao de PTAs. A avaliagao periédica e o monitoramento continuo sao
apontados como fundamentais para assegurar a transparéncia, a equidade e a adaptacdo do
modelo regulatdrio as inovagdes tecnoldgicas e as mudancas econémicas.

No campo dos resultados clinicos, diversos participantes sugerem indicadores que
comprovem a efetividade das PTAs frente aos tratamentos convencionais. Entre eles, destacam-
se a sobrevida global, a sobrevida livre de progressao, a taxa de sucesso terapéutico, o tempo
médio até a definicdo de cura e as medidas relatadas pelos préprios pacientes, como os PROMs
(Patient Reported Outcome Measures). Esses indicadores ajudam a capturar o impacto real da
terapia na saude e qualidade de vida dos pacientes.

Sob a ética da avaliagdo econdmica, as sugestdes incluem métricas como a razao custo-
efetividade incremental (ICER), o beneficio liquido incremental, os QALYs (anos de vida ajustados
por qualidade) e a analise de impacto orgamentdrio (BIA). Também foram mencionados
indicadores que apontem para economias geradas, como redug¢ao de dias de internagao,
diminuicdo do afastamento do trabalho e alivio nos gastos previdenciarios, isto é, o custo por
paciente tratado e os modelos de compartilhamento de risco também s3ao considerados
relevantes.

Quanto ao acesso e cobertura, as contribuicdes sugerem monitorar o nimero de
pacientes que utilizaram a tecnologia, a disponibilidade do tratamento (no SUS ou no setor
privado) e a abrangéncia da cobertura, especialmente em relacdo a populacdo elegivel. Esses



indicadores ajudam a identificar barreiras ao acesso e a orientar politicas publicas para garantir
maior equidade.

No que se refere a governanga, foi ressaltada a necessidade de se ter um modelo de
precificacdo flexivel, com revisdes regulares que considerem o contexto tecnolégico e
econdmico. A viabilidade de permanéncia do produto no mercado e a seguranca juridica também
sdo aspectos a serem observados. De acordo com os contribuintes, uma regulamentacao rigida,
mas adaptavel, é considerada essencial para garantir o fornecimento de PTAs de forma
sustentavel.

Adicionalmente, algumas contribuicdes sugerem o uso de indicadores regulatérios e de
mercado, como os presentes na Ferramenta de Benchmarking Global da OMS, ja utilizada em
estudos sobre terapias avancadas na China. Esses indicadores incluem registro sanitario,
vigilancia, inspegdes, liberagao de lote, licenciamento, testes laboratoriais e panorama de
ensaios clinicos. Também foram mencionados indicadores de volume de vendas, prego unitario
e novas indicagdes terapéuticas.

Por fim, varias contribuicdes alertam que mudancas normativas frequentes, sem
justificativa baseada em evidéncias, podem gerar inseguranga juridica e desincentivar a inovagao.
Portanto, as atualizagdes na norma devem ser baseadas em analise de impacto regulatdrio e
centradas na necessidade real de adaptacao do modelo.

12. Na sua opiniao, quando da elaboragdo do instrumento regulatdério, devera ser previsto
prazo para que sejam promovidas adequacgoes, adaptagdes ou revisoes da norma?

1(2.5%)

6 (15%)

33 (82,5%)

As contribuigdes recebidas indicam que o prazo ideal para revisao da norma de
precificacdo de PTAs deve equilibrar estabilidade regulatéria e capacidade de adaptacdo as
inovagdes tecnoldgicas.

A maior parte das sugestdes propde revisdes periddicas entre 12 e 24 meses, destacando
a importancia de avaliar os dados gerados e o desempenho dos medicamentos antes de
eventuais ajustes. Algumas contribuicdes defendem que as revisdes sejam realizadas
considerando a quantidade de dados disponiveis ou com base no nimero de PTAs registrados no
biénio. Também foram citados como gatilhos para revisdo a chegada de tecnologias com
mecanismos de acdo distintos ou que ndo se enquadrem nas classificacOes ja estabelecidas.



Alguns participantes sugerem que a norma seja pensada para ter longo prazo de validade,
com qualidade técnica suficiente para evitar mudangas frequentes. Nesse sentido, uma das
contribuigdes afirma que “norma boa é a que tem vida longa”. Também se ressaltou que revisdes
muito rapidas podem ser ineficazes, por ndo haver casos suficientes para analise.

Outras opinides destacam a necessidade de que o modelo seja flexivel e adaptavel,
permitindo ajustes sempre que surgirem novas tecnologias ou situacdes imprevistas, evitando
obsolescéncia da norma. Foi feito um alerta quanto ao risco de pressdes indevidas caso o
processo seja excessivamente aberto.

Além disso, foi sugerido que a norma nao tenha efeito retroativo sobre produtos ja
precificados.



