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1. INTRODUCAO

Ensaio clinico € uma parte essencial para o desenvolvimento e registro de
medicamentos e para a chegada de novas alternativas terapéuticas no mercado.
Ensaio clinico € um termo utilizado para qualquer pesquisa clinica intervencional
com seres humanos. O conhecimento obtido por meio dos ensaios clinicos
permite que novas e melhores opc¢oes terapéuticas sejam oferecidas a populacao,

além de gerar inovacao cientifica e tecnologica no setor de saude do pais.

Os ensaios clinicos que terdo todo ou parte de seu desenvolvimento clinico
realizado no Brasil, com a finalidade de subsidiar o registro de medicamentos e
produtos biologicos, devem ser autorizados pela Anvisa e pelas instancias de
ética em pesquisa com seres humanos, antes de serem iniciados. As autorizacoes
regulatorias e éticas podem ocorrer paralelamente. As pesquisas académicas ou
pesquisas cientificas ou tecnologicas, sem fins de subsidiar o registro de
medicamentos, ndo estao sujeitas a avaliacao e anuéncia da Anvisa, mas so6

podem ser conduzidas com a autorizacao das instancias éticas.

A Resolucao da Diretoria Colegiada RDC n° 945/2024 entrou em vigéncia em 1°
de janeiro de 2025 e substituiu a RDC n°® 9/2015. Ela dispoe sobre as diretrizes
e os procedimentos para a realizacao de ensaios clinicos no pais visando a

posterior concessao de registro de medicamentos.

A RDC n° 945/2024 incorporou as melhores praticas internacionais em
regulacao de pesquisa clinica, baseando-se principalmente nos guias do
Conselho Internacional para Harmonizacao de Requisitos Técnicos para Produtos
Farmacéuticos para Uso Humano (ICH) ou, em inglés, The International Council
for Harmonisation of Technical Requirements for Pharmaceuticals for Human Use

(ICH).

O ICH é constituido pelas principais autoridades regulatorias internacionais e
por representantes das industrias farmacéuticas. Dentre os membros

permanentes do ICH, destacam-se a Food and Drug Administration (FDA) dos
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Estados Unidos, a European Medicines Agency (EMA) da Europa e a
Pharmaceuticals and Medical Devices Agency (PMDA) do Japao. A Anvisa €
membro do ICH desde 2016.

Em 29 de agosto de 2024 entrou em vigéncia a Lei 14.874 /2024, regulamentada
pelo Decreto n® 12.651/2025, que dispoe sobre principios, diretrizes e regras
para a conducao de pesquisas com seres humanos por instituicoes publicas ou
privadas e institui o Sistema Nacional de Etica em Pesquisa com Seres Humanos
(SINEP), vinculado ao Ministério da Saude (MS) e € composto pela Instancia
Nacional de Etica em Pesquisa (INAEP) e pelos Comités de Etica em Pesquisa
(CEPs). A Anvisa € uma das instituicoes que compoem a INAEP e tém contribuido

nas discussoes de temas com interface entre as duas instancias.

A Lei tem como foco principal os aspectos éticos das pesquisas com seres
humanos, mas também estabelece que a analise sanitaria realizada pela Anvisa
das peticoes primarias de ensaios clinicos, para fins de registro sanitario do
medicamento experimental, ndo podera superar o prazo de 90 (noventa) dias
uteis. Se nao houver manifestacdo da Anvisa neste prazo, apds regular
recebimento da peticdo primaria do ensaio clinico, o desenvolvimento clinico

podera ser iniciado, desde que contenha as aprovacoes éticas pertinentes.

A Lei define ainda que a Anvisa s6 podera solicitar, por exigéncia técnica,
esclarecimentos e documentos adicionais uma Unica vez, para cada processo
primario, cujo prazo para cumprimento € de 30 (trinta) dias uteis, conforme
estabelecido pela RDC n° 945/2024. Até entdao o prazo para cumprimento de

exigéncia era de 120 (cento e vinte) dias corridos.

A analise das peticoes de anuéncia em ensaios clinicos para fins de registro €
realizada pela Coordenacao de Pesquisa Clinica em Medicamentos e Produtos
Biologicos (COPEC), vinculada a DIRE2 (Segunda Diretoria) da Anvisa. As
peticoes devem ser protocolizadas na Anvisa pelas empresas patrocinadoras ou

por Organizacoes Representativas de Pesquisas Clinicas (ORPCs). O processo ou
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peticao primaria de anuéncia em ensaio clinico deve estar instruido com o Dossié
de Desenvolvimento Clinico de Medicamento (DDCM) e o Dossié Especifico de
Ensaio Clinico (DEEC). Sempre que necessario, a emenda substancial ao
protocolo clinico ou a modificacao substancial do produto sob investigacao deve
ser solicitada pela empresa por meio de peticoes secundarias, conforme

instrucoes estabelecidas na RDC n° 945/2024.

Todos os ensaios clinicos autorizados devem ser rigorosamente monitorados e a
RDC n°® 945/2024 estabelece a notificacdo de eventos adversos como uma das
formas do monitoramento de seguranca que o patrocinador deve realizar durante
o desenvolvimento do medicamento experimental. Nos casos de Suspeitas de
Reacoes Adversas Graves e Inesperadas (SUSAR), o patrocinador deve notifica-
las a Anvisa por meio do VigiMed, que € o nome em portugués dado ao sistema
Vigiflow, utilizado pela Organizacao Mundial de Satide (OMS) para o recebimento
de notificacoes de eventos adversos, baseado em Uppsala Monitoring Centre
(UMC), centro vinculado a OMS, que operacionaliza o Programa de

Monitoramento Internacional de Medicamentos.

A RDC n°® 945/2024 também prevé a realizacao de inspecoes de Boas Praticas
Clinicas (BPC), com o objetivo de de garantir a protecao dos direitos, seguranca
e bem-estar dos participantes do ensaio clinico, bem como a precisao e
confiabilidade dos dados a serem obtidos ou submetidos para o registro
sanitario,A inspecao de BPC ¢é realizada onde o ensaio € conduzido, nas
instalagoes do patrocinador, ou em outros locais que a autoridade regulatoria
considerar apropriados. As inspecoes de BPC sao baseadas no Guia ICH E6 (R2),
Instrucdo Normativa n® 122/2022 e em outros instrumentos regulatérios como
os Guias n° 35 e 36/2020.

A inspecao de BPC € normalmente realizada com foco em um ensaio clinico em
particular e nao tem o objetivo de certificar os centros ou patrocinadores e
ORPCs. Conforme previsto na Lei n° 14.874/2024, o descumprimento das

normas de BPC, nos termos dos regulamentos especificos, constitui infracao
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sanitaria e sujeita o infrator as penalidades previstas na Lei n°® 6.437 /1977 e em
regulamentos sanitarios especificos, sem prejuizo das sancoes civis e penais

cabiveis.

Além da avaliacado, anuéncia e monitoramento de ensaios clinicos e a realizacao
de inspecoes de BPC, também é atribuicdo da COPEC a analise e autorizacao de
pedidos de inclusdao de pacientes nos programas assistenciais de Uso
Compassivo (UC) e Acesso Expandido (AE) e Fornecimento de Medicamento Pos-
estudo (FMPE), regulamentados pela RDC n° 38/2013. Os programas
assistenciais sdo vias alternativas para o acesso a medicamentos experimentais
sem registro no Brasil, para pacientes com doencas graves e risco de morte, sem

alternativas terapéuticas.

Nesta 92 edicao do Relatorio de Atividades da COPEC, estao sendo apresentados
os dados de peticoes de ensaios clinicos finalizadas em 2025. Foram incluidos
também os dados de peticoes protocolizadas entre janeiro de 2024 e abril de 2026
com o objetivo de se permitir avaliar os possiveis efeitos praticos dos novos
marcos regulatorios e éticos, com base nas expectativas de aumento do numero

de ensaios clinicos protocolizados na Anvisa.

Adicionalmente, constam neste relatorio os dados e informacoes sobre inspecoes
em Boas Praticas Clinicas (BPC), programas assistenciais, ensaios clinicos em
doencas raras e dados sobre reunides realizadas e respostas ao cidadao pelo

canal de atendimento Fale Conosco da Anvisa.

O termo “peticdo finalizada” quando utilizado neste relatorio, refere-se as peticoes
analisadas; deferidas ou indeferidas, peticoes publicadas sem analise da Anvisa
(liberadas por decurso de prazo), conforme Lei n° 14.874/2024 e RDC n°
945/2024, e peticoes que nao chegaram a ser analisadas ou foram analisadas

parcialmente, por ter havido pedido de desisténcia por parte das empresas.
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2. DOSSIE DE DESENVOLVIMENTO CLINICO DE MEDICAMENTO - DDCM
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O Dossié de Desenvolvimento Clinico de Medicamento (DDCM) é um compilado
de documentos protocolizado na Anvisa com a finalidade de se avaliar as etapas
inerentes ao desenvolvimento de um medicamento experimental visando a
obtencao de informacoes para subsidiar o registro ou alteracoes pos-registro do

referido produto.

Cada medicamento experimental deve ter um DDCM ao qual devem ser
vinculados todos os DEECs com os protocolos de ensaios clinicos a
serem conduzidos especificamente com o medicamento do DDCM. Portanto, cada
DDCM corresponde a um medicamento, seja referente a uma molécula nova em
desenvolvimento clinico, ou, menos frequente, uma molécula ja registrada no

Brasil ou no exterior ou em ambos.

Para medicamentos ja registrados, os ensaios clinicos sao realizados para
subsidiar o reposicionamento de medicamentos com a inclusdao de novas
indicacoes terapéuticas, novas formas farmacéuticas, ampliacao da populacao-
alvo, associacoes em doses fixas (ADFs) com insumos farmacéuticos ativos

conhecidos, e outras inovacoes incrementais.

As Figuras 1, la e 1b referem-se ao numero de DDCMs protocolizados e
finalizados em 2025, 2024 e 2023, respectivamente. Foram protocolizadas
mensalmente, em média, 11 peticoes de DDCM em 2023 e 2025 e 10 peticoes em
2024. Foram finalizadas mensalmente 12 peticoes de DDCM em 2023 e 2025 e
8 peticoes em 2024.
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Figura 2 — PeticOes de DDCMs — Protocolizadas vs finalizadas (2021 - 2025).

Considerando-se que cada medicamento experimental tem o seu DDCM
especifico, o nimero de DDCMs protocolizados corresponde ao nimero de novos
farmacos ou de farmacos ja registrados em estagio de investigacao clinica. Todos
os ensaios clinicos planejados para serem realizados com um farmaco devem ser
vinculados ao seu DDCM especifico, mediante a protocolizacao de um Dossié
Especifico de Ensaios Clinico (DEEC) para cada ensaio clinico. Dessa forma, para
um mesmo DDCM podem existir varios ensaios clinicos, razao pela qual o
numero de DDCM ¢é relativamente menor que o numero de DEECs, como se

observa nas figuras apresentadas neste relatorio (secao 3).

O numero de peticoes de DDCMs protocolizadas se manteve proximo, com uma
media de 142 peticoes de DDCMs por ano, nos ultimos 5 (cinco) anos, com
excecao do ano de 2024 em que se observa que houve menos peticoes de DDCMs

protocolizadas.

m 2021 foi o ano em que houve o numero mais elevado de peticoes de DDCMs
protocolizadas, conforme Figura 2, justificado principalmente pelo aumento do
numero de novos medicamentos experimentais e de ensaios clinicos envolvendo

medicamentos e vacinas para Covid-19.
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2.1 DDCMs - Medicamentos Experimentais: Categorias
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Figura 3 — PeticGes de DDCMs protocolizadas entre 2021 e 2025 - Categorias dos Medicamentos
Experimentais
A categoria do medicamento experimental € um dos fatores que determina o nivel
de complexidade e o tempo necessario para analise do DDCM relacionado. Os
medicamentos podem ser classificados em diferentes categorias, tais como:
Biologicos (incluindo vacinas), Sintéticos ou Semissintéticos, Fitoterapicos,

Especificos e Radiofarmacos.

Nos ultimos S5 anos, houve um numero maior de peticoes protocolizadas
envolvendo medicamentos sintéticos, correspondendo a 52% (352) das 683
peticoes de DDCMs protocolizadas. A excecao foi 2024, em que o numero de
medicamento biologicos e sintéticos foi semelhante, correspondendo a 57 e 55
medicamentos, respectivamente. Em segundo lugar, os produtos biologicos
corresponderam a 47% (321) das peticoes de DDCMs protocolizadas no periodo

de 5 anos.
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3. DOSSIE ESPECIFICO DE ENSAIO CLINICO (DEEC)
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O Dossié Especifico do Ensaio Clinico (DEEC) € um compilado de documentos
protocolizado na Anvisa pelas empresas (patrocinadoras ou ORPCs) com a
finalidade de se obter informacodes referentes aos ensaios clinicos a serem
conduzidos no Brasil, que fazem parte do Plano de Desenvolvimento do

Medicamento Experimental.

Os principais documentos técnicos requeridos para a instrucao e protocolizacao
do DEEC sao: o protocolo de ensaio clinico, plano de analise estatistica (PAE),
comprovante de registro do ensaio clinico em base de dados de registro da
International Clinical Trials Registration Platform | World Health Organization

(ICTRP/WHO) e outros documentos.

As Figuras 4, 4a e 4b referem-se ao numero de DEECs protocolizados e
finalizados em 2025, 2024 e 2023, respectivamente. Em 2023 e 2024 foram
protocolizados 26 DEECs por ano, em meédia, e em 2025 foram protocolizados 29

DEECs, em média.
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Figura 5 — PeticOes de DEECs — Protocolizadas vs finalizadas (2021 - 2025).

Entre 2021 e 2024 nao houve diferenca significativa em relacao ao numero de
peticoes de DEECs protocolizadas e finalizadas, mantendo-se uma média anual

de 314 peticoes DEECs protocolizadas e 290 peticoes finalizadas.
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Em 2025 houve um discreto aumento de 11% relativo ao numero de peticoes

protocolizadas em comparacdo com o ano de 2024, aumentando de 315 peticoes

em 2024 para 352 peticoes em 2025.

A entrada em vigéncia da Lei n°® 14.874 /2024, em 26 de agosto de 2024, e da
RDC n® 945/2024, em janeiro de 2025, gerou uma expectativa de aumento do
numero de ensaios clinicos a serem conduzidos Brasil. Com base na Figura 5a
ainda nao é possivel inferir que o aumento de 11% no numero de ensaios clinicos
protocolizado em 2025 esteja diretamente relacionado aos novos marcos
regulatorios e éticos. No entanto, como a Lei foi regulamentada somente em
outubro de 2025, espera-se que os dados futuros a partir de 2026 possam
demonstrar os efeitos praticos da Lei e da RDC, ainda que se saiba que ha outros
fatores, para além dos novos marcos regulatoérios, que tornam o ecossistema
nacional mais atrativo para a vinda de novos ensaios clinicos, sem desconsiderar

as tendéncias do rebalanceamento geografico dos ensaios clinicos no mundo.
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3.1 Ensaios Clinicos (DEECs): Patrocinadores Nacionais e Estrangeiros e ORPCs

1.608 ECs

1.496 (93%) Estrangeiro
112 (7%) Nacional

18 22 21 23
_(9%) - (6%) (7%) - (7%) -

Figura 6 — Peticbes de DEECs protocolizadas entre 2021 e 2025 — Cooperacgado estrangeira e capital

nacional.

A protocolizacao de peticoes primarias de DDCMs e DEECs e de peticoes
secundarias de emendas substanciais a protocolos clinicos e modificacoes
substanciais ao produto sob investigacdo € de responsabilidade do patrocinador
ou ORPC designada. O patrocinador € a pessoa, empresa, instituicado ou
organizacao responsavel por iniciar, administrar, controlar e/ou financiar um
estudo clinico. E facultado ao patrocinador que nao possui matriz ou filial no
Brasil contratar uma ORPC que possa representa-lo junto a Agéncia. Na Tabela
1, encontra-se o numero de peticoes primarias de DEECs protocolizadas por

ORPCs ou por empresas patrocinadoras, finalizadas pela Anvisa em 2025.

Informacoes sobre o financiamento de ensaios clinicos nao fazem parte dos
requisitos exigidos para a autorizacao de pesquisas clinicas pela Anvisa. A
avaliacao dos pedidos de autorizacao de pesquisa clinica se da a partir de aspectos
técnicos. No entanto, em 2025, assim como em anos anteriores, quase que a
totalidade dos ensaios clinicos (93%), foram patrocinados com cooperacao

estrangeira, Figura 6.
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Empresas Ne de
Patrocinadores Peticbes
finalizadas Continuagao....

(2025)
MERCK SHARP & DOHME 27 UFMG 1
ASTRAZENECA 24 VERACRUZ !

NOVARTIS 22 Total 256 (63%) de 405
SANOFI MEDLEY 18 peticoes finalizadas
ROCHE 16

JANSSEN-CILAG
BRISTOL-MYERS SQUIBB
PFIZER

ABBVIE
GLAXOSMITHKLINE
BOEHRINGER INGELHEIM
DAIICHI SANKYO
ELILILLY

BEONE MED / BEIGENE
AMGEN

EMS S/A

ACHE

BAYER S.A.

BLAU

EUROFARMA

GILEAD SCIENCES
INSTITUTO BUTANTAN
LABORATORIOS SERVIER
NOVO NORDISK
COSMED

APSEN

BIOZEUS

CRISTALIA
FARMOQUIMICA
FUNDACAO E J ZERBINI
HEBE’S LIFE SCIENCE
INFAN

UNIAO QUIMICA

Tabela 1 — DEECs finalizados - Empresas e ORPCs que protocolizaram as peticdes finalizadas em 2025.
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Empresas
ORPCs

N2 de Petigoes

finalizadas (2025)

PPD

1QVIA

ICON
PAREXEL
SYNEOS HEALTH
RESOLUTION
CTI CLINICAL
FORTREA
INTRIALS
MEDPACE
PRA

PS|
BLANCHARD
BRAINFARMA
LATINABA
ORPHANDC
ON PHARMA
RARAS BRASIL
WCT

ACTIVA

CSL BEHRING
MOKSHAS
Total

32
20
11

= = N NN W W W WO o O O N

1

151 (37%) de 405
peticoes finalizadas
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3.2 Ensaios Clinicos (DEECs): Status Regulatorios

Conforme preconizado pela RDC n° 204/2005, apos analise técnica da peticao
primaria de DDCM, DEEC ou peticao secundaria, a conclusao podera ser de
Deferimento ou de Indeferimento. A qualquer momento o patrocinador ou ORPC
podera desistir da analise de uma peticdo, no caso dela ainda nao ter sido
finalizada, ou cancelar, no caso em que a peticao ja tiver sido deferida e a decisao

publicada no Diario Oficial da Uniao (DOU).

Como mencionado anteriormente, a RDC n°® 945/2024, com base na Lei n°
14.874 /2024, estabelece que a Anvisa deve se manifestar em até 90 (noventa) dias
uteis em relacdo as peticoes primarias e secundarias de ensaios clinicos. Nao
havendo manifestacao dentro desse prazo, o ensaio clinico pode ser iniciado, desde
que autorizado pela instancia ética. Neste caso, as peticoes sao liberadas por

decurso de prazo e publicadas no DOU.

Nesse contexto, observa-se que o numero de peticoes liberadas por decurso de
prazo ainda se mantém alto ao longo dos ultimos anos: 31% (94) em 2023, 25%

(67) em 2024 e 23% (93) em 2025, conforme Figuras 7b, 7a e 7, respectivamente.

Correcao: No Relatorio de Gestao de 2025 publicado em 30/04/2026 FINAL
Relatorio de Gestao 2025 foi reportado o total de 414 peticoes de DEECs

finalizadas. No entanto, apos ter sido identificado um erro na data de finalizacao
de 9 peticoes, o valor final correto € de 405 peticoes finalizadas em 2025. Em
decorréncia dessa correcao, obteve-se 286 peticoes deferidas (103 por analise
ordinaria e 183 por Reliance) ao invés de 292, e 93 peticoes liberadas por decurso

de prazo, ao invés de 96, como reportados no relatorio de gestao.
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Figura 7a

DEECs finalizados em
2024 — Status
regulatério.

Figura 7b

DEECs finalizados em
2023 — Status
regulatdrio.
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3.3 Ensaios Clinicos (DEECs): Analise priorizada

N¢ de Ensaios Clinicos submetidos

2021 (323) 2022 (311) 2023 (307) 2024 (315) 2025(352)

M Ordinario (907 EC - 56%) M Priorizado DR (500 EC - 31%) M Priorizado - RDC 204/2017 (201 EC - 13%)

Figura 8 — PeticGes de DEECs protocolizadas — Priorizacdo de analise (2021 - 2025).

Ao longo dos ultimos 5 anos foram protocolizadas 1.608 peticoes de ensaios
clinicos a Anvisa, das quais, 44% (701) foram priorizadas, sendo 31% (500), por
se tratar de ensaios clinicos envolvendo doencas raras (até 65 casos por 100 mil
habitantes), conforme RDC n° 205/2017 e 13% (201), priorizadas por outros
critérios, de acordo com a RDC n°® 204/2017 (revogada em janeiro de 2026 pela
RDC n° 1.001/2025), conforme Figura 8.

De acordo com a RDC n° 205/2017, a area técnica devera confirmar, no prazo de
45 (quarenta e cinco) dias corridos do protocolo de solicitacao de anuéncia de
ensaios clinicos se a peticao se refere a medicamento para doenca rara (redagcdo
dada pela RDC n° 811/2023). Caso a Anvisa conclua que a solicitacao nao
corresponde a ensaio clinico que envolve doencga rara, dentro dos 45 dias previstos,
a peticao devera ser indeferida. Caso contrario, deve-se proceder com a analise.
Caso a Anvisa conclua, depois dos 45 dias, que a solicitacao nao atende os critérios
de priorizacao, a peticao deve ser realocada na fila de peticoes ordinarias. Caso

contrario, deve-se proceder com a analise prioritaria.
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A avaliacao de peticoes primarias de DDCMs e DEECs, peticoes secundarias de
emenda substancial a protocolo clinico ou modificacao substancial ao produto sob
investigacao, pela Anvisa, para ensaios clinicos envolvendo doencas raras deve
ocorrer em até 30 (trinta) dias corridos, seja com emissdao de notificacao de
exigéncia ou manifestacao de conclusao, apos a confirmacao pela Anvisa de que a

solicitacao corresponde a medicamento para doenca rara.

No caso de peticoes de ensaios clinicos priorizados de acordo com a RDC n°
204/2017, o prazo para confirmacado se a solicitacdo atende os critérios de
priorizacao, bem como o procedimento a ser seguido € exatamente igual ao descrito
para as peticoes priorizadas com base na RDC n° 205/2017. No entanto, neste
caso, o prazo para a primeira manifestacao da Anvisa é de 45 (quarenta e cinco)
dias corridos, contados a partir do primeiro dia 1util, apés o protocolo da peticao
prioritaria. Portanto, o prazo total para avaliacao da peticao de ensaio clinico nos

termos da RDC n°® 204/2017 e RDC n°® 811/2023, € de 90 dias corridos.

A RDC n° 1.001/2025 entrou em vigéncia em janeiro de 2026 e revogou a RDC n°
204/2017. No entanto, para as peticoes de ensaios clinicos houve apenas uma
mudanca, que foi a reducao do prazo de “admissibilidade” ou de confirmacao de
que a solicitacao atende os critérios de priorizacao, que passou de 45 dias para 15
dias corridos. Dessa forma, o prazo total para avaliacdo da peticao de ensaio
clinico nos termos da RDC n° 1.001/2025, passou a ser de 60 dias corridos, a

partir de janeiro de 2026.
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3.4 Ensaios Clinicos (DEECs): Tempos Regulatorios

Tempos Regulatorios
Peti¢Ses de Ensaios Clinicos (Média — Dia/Més)
Protocolizadas e finalizadas na Fila Andlise Empresa TOTAL
vigéncia da Lei 14.874/2024
PETICOES PRIORIZADAS

Deferimento / Indeferimento

RDC n° 205/2017 - DR

Andlise ordindria/integral 77d 29d 24d 119d
[51* petices — 15%] (2,6M) (1,0M) (0,8M) (4,0M)
Andlise otimizada “Reliance”
[78 peticbes — 24%] 70d 7d 20d 78d
(2,3M) (0,2M) (0,7M) (2,6M)
RDC n° 204/2017
Andlise ordindria/integral 98d 58d 35d 187d
[10** peticdes — 3%)] (3,3M) (1,9M) (1,1M) (6,2M)
Andlise otimizada “Reliance”
[5 peticbes — 2%)] 48d 8d 40d 72d
(1,6M) (0,3M) (1,3M) (2,4M)
RDC n° 205/2017 - DR 130d 4d Od 134d
[15 peticbes — 5%] (4,3M) (0,1M) (0,0M (4,5M)
RDC n°® 204/2017 136d 3d Od 138d
(10 peticées — 3%) (4,5M) (0,1M) (o,oM (4,6M)

*Incluem 2 desisténcias / **Incluem 3 estudos nacionais

PETICOES NAO PRIORIZADAS

Deferimento / Indeferimento

Analise ordinaria/integral 90d 38d 71d 157d
[13*/**" peticbes -4%] (3,0M) (1,3M) (2,4M) (5,2M)
Analise otimizada “Reliance” 118d 7d 15d 126d
(80 peticoes — 24%) (3,9M) (0,2M) (0,5M) (4,2M)
133d 3d od 136d

[68 peticGes — 21%)] (4,4M) (0,1M) (O,0M) (4.5M)

*Incluem-se 6 desisténcias / **Incluem-se 6 estudos nacionais [tempo médio de fila =
112d; Analise = 64d; Empresa = 98d; Total: 226d]

Total (saida): 330 peticoes
Tabela 2 — Tempos regulatdrios de peticdes de DEECs protocolizadas na vigéncia da Lei n2
14.874/2024 e finalizadas em 2025.
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A Tabela 2 contempla todas as peticoes submetidas depois da vigéncia da Lei n°

De acordo com a Tabela 2, considerando-se as peticoes analisadas pelo
procedimento otimizado (Reliance) e analise integral, tanto priorizadas como
ordinarias, observa-se que 25% (83) das peticoes foram analisadas no tempo
meédio total (tempo de fila + tempo de analise + tempo da empresa) de 2,6 meses
(78 dias). E 40% (131) das peticoes foram analisadas no tempo médio total (tempo
de fila + tempo de analise + tempo da empresa) de 4,2 meses (126 dias). As demais
peticoes, 13 (4%) foram finalizadas em até 5,2 meses (157 dias) e 10 (3%) em até

6,2 meses (187 dias).

Quando se compara o tempo Anvisa (tempo de fila + tempo de analise) relativo a
finalizacdo das peticoes enquadradas no procedimento otimizado de analise
(Reliance) em relacao as nao enquadradas, observa-se uma reducao de 34% no
tempo Anvisa, que corresponde a reducao de 119 dias (4 meses) para 78 dias (2,6

meses).

Das 330 peticoes de ensaios clinicos finalizadas, 44% (144) das peticoes foram
enquadradas no critério de priorizacao pela RDC n°® 205/2017, por envolverem
ensaios clinicos para doencas raras. E dessas, 35% (51) das peticoes foram
analisadas integralmente, enquanto 54% (78) das peticoes foram analisadas pelo
procedimento otimizado (Reliance) e 10% (15) das peticoes foram liberadas por

decurso de prazo.

Adicionalmente, 25 peticoes (8%) foram priorizadas com base na RDC n°
204/2017. Somadas, 52% (169) das peticoes foram priorizadas com base na RDC
n°® 205/2017 ou RDC n° 204 /2017. Este cenario impoe um grande desafio a area
técnica, que enfrenta dificuldades pelo numero insuficiente de técnicos para fazer
frente a esta e as demais demandas que tem aumentado significativamente, razao

pela qual se observa o numero crescente de peticoes liberadas por decurso.
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Cerca de 93% das peticoes de ensaios clinicos submetidas a Agéncia (Figura 6)
referem-se a estudos patrocinados com cooperacao estrangeira e sao realizados
em diversos paises, dentre os quais, os Estados Unidos, Canada, paises da Asia
e da Europa. Partindo-se do pressuposto que o tempo de aprovacao por algumas
autoridades desses paises € menor que o tempo de aprovacdo pela Anvisa,
teoricamente espera-se que haja um numero relativamente maior de pedidos
para aplicacdo do procedimento otimizado de analise por Reliance. Das 405
peticoes finalizadas em 2025, somente 45% (183) das peticoes foram

enquadradas no procedimento otimizado de analise por Reliance.

Neste contexto, os dados sugerem potencial para crescimento do numero de
pedidos de enquadramento de peticoes no procedimento otimizado de analise
(Reliance), especialmente apos a entrada em vigéncia da RDC n°® 997/2025, que

estabelece que essas peticoes poderao ser alocadas em uma fila especifica.

E sabido que os patrocinadores podem submeter os ensaios clinicos
paralelamente em diversos paises, e incluir o Brasil na “primeira onda”. Nestes
casos, no momento de protocolizacao no Brasil, os ensaios clinicos podem ainda
nao estar aprovados por nenhuma autoridade regulatéria estrangeira equivalente
(AREE), mas o que se espera € que em pouco tempo haja a aprovacao por alguma
das autoridades que praticam prazos regulatérios mais curtos que a Anvisa, e
assim os patrocinadores poderao solicitar o enquadramento das peti¢coes no

procedimento otimizado por Reliance.

Nao se pode desconsiderar, no entanto, que ha um nimero expressivo de peticoes
relacionadas a ensaios clinicos complexos que nao sao passiveis de
enquadramento no procedimento otimizado por Reliance, como os ensaios que
estudam maultiplas terapias ou multiplas indica¢cdes em um unico ensaio clinico,
chamados de protocolos mestres ou master, e novos desenhos de ensaios

adaptativos, por exemplo.
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Tempos Regulatorios
Peti¢Ses de Ensaios Clinicos finalizadas (Média — Dias/Meses)
em 2025, incluindo peti¢Ges Fila Analise Empresa TOTAL
protocolizadas antes da vigéncia da Lei
n2? 14.874/2024
PETICOES PRIORIZADAS

Deferimento / Indeferimento

RDC n° 205/2017 - DR

Andlise ordindria/integral 84d 37d 28d 137d
[62* peticbes — 15%] (2,8M) (1,2M) (0,9M) (4,5M)
Andlise otimizada “Reliance”
[80 peticées — 20%] 71d 7d 20d 84d
(2,4M) (0,2M) (0,7M) (2,8M)
RDC n° 204/2017
Andlise ordindria/integral 98d &d 164d 312d
[14** petices — 3%)] (3,3M) (0,3M) (5,5M) (10,0M)
Andlise otimizada “Reliance”
[5 peticbes — 1%] 48d 8d Od 72d
(1,6M) (0,3M) (O,0M) (2,4M)
RDC n°® 205/2017 - DR 131d 4d Od 135d
[16 peticées — 4%)] (4,4M) (0,1M) (o,oM (4,5M)
RDC n°® 204/2017 136d 3d Od 138d
(10 peticées — 2%) (4,5M) (0,1M) (o,oM (4,6M)

*Incluem 2 desisténcias / **Incluem 6 estudos nacionais

PETICOES NAO PRIORIZADAS
Deferimento / Indeferimento

Andlise ordinaria/integral 206d 209d 112d 484d
[32*/** peticoes - 8%] (7,0M) (7,0M) (3,7M) (16,0M)
Andlise otimizada “Reliance” 137d ad 16d 146d
(98 peticoes — 24%) (4,6M) (0,3M) (0,5M) (4,9M)
133d 3d Od 135d
[67 peticbes — 17%)] (4,4M) (0,1M) (O,0M) (4,5M)

*Incluem-se 20 desisténcias / **Incluem-se 15 estudos nacionais [tempo médio de fila =
214d; Andlise = 353d; Empresa = 145d; Total: 747d]

NOTIFICACOES
Fase IV/Observacional 16d 1d Ood 17d
[1 peticéo — 4%)] (0,2M) (o,0M) (o,0M) (0,4M)
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Total (finalizadas): 405 peticoes

Submissao antes da vigéncia da Lei n°® 14.874/2024
1 peticdo submetida em 2021 (1 nacional: 5 exigéncias técnicas/peticao)
1 peticdo submetida em 2022 (1 nacional: 3 exigéncias técnicas/peticao)
22 peticoes submetidas em 2023 (15 nacionais: 1 a 3 exigéncias técnicas/peticao)
51 peticoes submetidas em 2024 (6 nacionais: 1 exigéncia técnica/peticao)

Submissao sob vigéncia da Lei n° 14.874/2024
97 peticdes submetidas em 2024 (3 nacionais: 1 exigéncia técnica/peticao)
233 peticoes submetidas em 2025 (6 nacionais: 1 exigéncia técnica/peticao)

Tabela 3 — Tempos regulatdrios de peticées de DEECs protocolizadas antes e na vigéncia da Lei n2
14.874/2024 e finalizadas em 2025.

Na Tabela 3 foram contempladas todas as peticoes finalizadas em 2025,
incluindo tanto as peticoes protocolizadas na vigéncia da Lei n°® 14.874/2024

como peticoes protocolizadas antes da vigéncia da Lei.

Observa-se que 21% (85) das peticoes foram analisadas no tempo médio total
(tempo de fila + tempo de analise + tempo da empresa) de 2,8 meses (84 dias).
Outras 62 (15%) foram analisadas no tempo médio total (tempo de fila + tempo
de analise + tempo da empresa) de 4,5 meses (137 dias). As demais, 98 (24%)
peticoes foram analisadas no tempo médio total (tempo de fila + tempo de analise

+ tempo da empresa) de 4,9 meses (146 dias).

Das 405 peticoes de ensaios clinicos finalizadas, 39% (158) das peticoes tiveram
a analise priorizada de acordo com a RDC n°® 205/2017, referente a doencas
raras, sendo 39% (62) das peticoes analisadas de forma ordinaria ou integral e
51% (80) analisadas pelo procedimento otimizado (Reliance). Outras 16 (10%)

foram liberadas por decurso de prazo.

Quando se compara o tempo Anvisa (tempo de fila + tempo de analise) das
peticoes enquadradas no procedimento otimizado de analise (Reliance) em
relacao as peticoes nao enquadradas no Reliance, observa-se uma reducao de

39% no tempo Anvisa, que corresponde a reducao de 137 dias para 84 dias.
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3.5 Ensaios Clinicos (DEECs): Fases de Desenvolvimento

250 e P PSR
1.609 ecs (2021 - 2025)
Fase 1: 70 (4%)
200 Fase 1/2: 82 (5%)
Fase 2: 293 (18%)
Fase 2/3: 95 (6%)
150 Fase 3: 993 (62%)
Fase 4: 76 (5%)

N2 de ensaios clinicos submetidas

Fasel Fase 1/2 Fase 2 Fase 2/3 Fase 3

2021 [323 EC] ®2022[311EC] m2023[307 EC] m2024[315] ®2025[352]

Figura 9 — PeticGes de DEECs protocolizadas (2021 — 2025) - Fases de Desenvolvimento.

Os ensaios clinicos de Fase 1 correspondem, em geral, aos primeiros estudos do
medicamento experimental em seres humanos e envolvem, principalmente, sua
administracdo a um pequeno numero de participantes, com o objetivo de avaliar

aspectos iniciais de seguranca, tolerabilidade e farmacocinética

Os ensaios clinicos de Fase 2 sao realizados em um numero maior de participantes
com a condicao clinica de interesse e tém como principais objetivos avaliar a
seguranca, a relacao dose-resposta e a eficacia preliminar do medicamento
experimental. Os ensaios clinicos de Fase 3 ou de eficacia comparativa sao
conduzidos em uma populacdo maior de pacientes em comparacao as fases
anteriores e geralmente tém como objetivo confirmar a eficacia e a seguranca do

medicamento experimental, além de demonstrar sua relacao beneficio-risco.

Assim como em anos anteriores, os ensaios clinicos de Fase 3 foram
predominantes e corresponderam a 64% (226) das 352 peticoes de DEECs
protocolizadas em 2025 (Figura 9).
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3.6 Ensaios Clinicos (DEECs): Areas Terapéuticas
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120 T y Total: 405 Ensaios Clinicos
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Figura 10 — Areas terapéuticas — 405 peti¢cdes de DEECs finalizadas em 2025.
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Figura 10a — Areas terapéuticas — 137 (34%) peticdes de DEECs finalizadas para neoplasias em 2025.

Ao longo dos ultimos anos o nimero de ensaios clinicos relacionados a cancer tem
se mantido elevado. Em 2025 foram 34% (137) peticoes finalizadas (Figura 10 e
10a).
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4. TEMPO ENTRE A AUTORIZACAO PELA ANVISA E INICIO DOS ENSAIOS CLINICOS

Tempo entre a autorizacao e ) . .. L.
oo . Namero de ensaios clinicos iniciados
inicio dos EC (dias)

1a60 33 (12,5%) [9 tiveram a analise priorizada]
61 a 90 56 (21%) [26 tiveram a analise priorizada]
91 a 120 41 (15,5%) [23 tiveram a analise priorizada]
121 a 150 34 (13%) [20 tiveram a analise priorizada]
151 a 180 18 (7%) [6 tiveram a analise priorizada]
>180 82 (31%) [37 tiveram a analise priorizada]
Total 264 Ensaios Clinicos

Quadro 1 — Tempos entre a autorizacdo pela Anvisa e o inicio dos Ensaios Clinicos.

A data de inicio do ensaio clinico corresponde a data da inclusao do primeiro
participante no Brasil. Os patrocinadores ou ORPCs devem informar a data de
inicio e término do ensaio clinico a Anvisa, em até 30 (trinta) dias corridos apoés a

data de inicio e término, conforme disposto na RDC n° 945/2024.

Apbs a autorizacao da Anvisa, os prazos para inicio dos ensaios clinicos nos
centros dependem da decisdo dos patrocinadores que levam em consideracao
diversos fatores nado abordados neste relatorio. Soma-se ainda o fato de que além
da autorizacdo da Anvisa os ensaios clinicos s6 podem ser iniciados apoés

autorizacao da instancia ética.

No Quadro 1, estdo reportados somente os ensaios clinicos para os quais a Anvisa
recebeu as notificacoes de inicio em 2025 e os tempos decorridos desde a
autorizacao pela Anvisa e o inicio dos ensaios clinicos. Observa-se que 31% (82)
dos 264 ensaios clinicos autorizados, incluindo 37 ensaios clinicos com analise
priorizada, ainda nao havia iniciado apos 6 meses da data de autorizacao. Esses

ensaios clinicos nao foram protocolizados necessariamente em 2025.
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5. JUSTIFICATIVAS PARA CANCELAMENTOS E DESISTENCIAS DE ENSAIOS CLINICOS

Seguranga

Outros
(5/17%) (3/10%)

Atingido o nimero de
participantes

(3/10%)
Mudanga de estratégi
do patrocinador
(7/23%)
Desafios de Beneficio menor ou
recrutamento ausente;
(2/7%) (10/33%)
Figura 11 — Justificativas para 30 cancelamentos de ensaios clinicos (2025).
Mudanca do cenario

Recomendacdo do epidemioldgico (1/2%) Reprovagcio ética
Comité de Revisdo (13/21%)

Interna (CRI) (4/6%)

Mudanca de
estratégiado —
patrocinador

(26/42%) Beneficio menor ou

— ausente (17/27%)

Atingido o niimero de
participantes ;
(1/2%)

Figura 11a — Justificativas para as 62 desisténcias de ensaios clinicos (2025).

O patrocinador podera desistir, cancelar ou suspender uma peticao de DDCM ou
ensaio clinico (DEEC) e peticoes secundarias, a qualquer momento, desde que
encaminhadas as devidas justificativas, bem como um plano de acompanhamento

dos participantes dos ensaios clinicos porventura ja iniciados.
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O pedido de desisténcia deve ser feito antes da finalizacao e publicacao da decisao
pela Anvisa no Diario Oficial da Uniao (DOU). O pedido de cancelamento se aplica

quando ja houve a publicacao da decisao da Anvisa em DOU.

Além disso, a Anvisa podera, a qualquer momento, cancelar ou suspender o DDCM
ou qualquer ensaio clinico vinculado, se julgar que as condicoes de aprovacao nao
foram atendidas ou se houver relatos de seguranca ou eficacia que afetem
significativamente os participantes do ensaio clinico ou afetem a validade
cientifica de dados obtidos, informando os motivos ao patrocinador. Nao houve

suspensao de ensaio clinico por iniciativa da Anvisa no periodo avaliado (2025).

Os numeros apresentados nas Figuras 11 e 1lla referem-se aos pedidos de
desisténcia ou cancelamentos recebidos em 2025, mas nao sao ensaios clinicos
necessariamente em avaliacdo ou autorizados em 2025. Significa somente que o

pedido de desisténcia ou cancelamento ocorreu em 2025.

A auséncia de beneficio ou o beneficio menor que o esperado foi o motivo para
cancelamento de 10 (33%) dos 30 ensaios clinicos cancelados em 2025, seguido
pela mudanca de estratégia do patrocinador que motivou o cancelamento de 7
(23%) dos 30 ensaios clinicos cancelados, que também motivou a desisténcia de

26 (42%) dos 62 pedidos de desisténcia recebidos em 2025 (Figura 11 e 11a).

No caso dos pedidos de desisténcias da analise de ensaios clinicos, observa-se que
o maior numero de pedidos também foi motivado por mudanca de estratégia do
patrocinador 21 (42%), seguido por beneficio menor que o esperado ou ausente

que motivou a desisténcia de 17 (27%) dos 62 pedidos de desisténcia, Figura 11a.

Os pedidos de desisténcias e cancelamentos nao se referem necessariamente as

peticoes protocolizadas somente em 2025.
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6. Modificages substanciais ao produto sob investigacao e Emendas substanciais ao
protocolo clinico
Peticbes secunddrias

N¢ DE PETICOES SECUNDARIAS
g 8

)
3

8

2021 2022 2023 2024 2025

M Protocolizadas (1.977) = Finalizadas (1.920) W Passivo (133)

Figura 12 — Peti¢Ges secunddrias protocolizadas e finalizadas (2021 - 2025)

As modificagoes substanciais ao produto sob investigacao e emendas substanciais
a protocolos clinicos devem ser submetidas para avaliacao e autorizacao da Anvisa
antes de serem implementadas. Neste caso, assim como as peticoes primarias de
DDCM e DEECs, as peticoes secundarias também sao passiveis de liberacao por
decurso de prazo, caso nao haja a manifestacao da Anvisa no prazo maximo de 90

(noventa) dias uteis.

Ao longo dos ultimos 5 anos, observa-se, de forma geral, um aumento no nimero

de peticoes secundarias, Figura 12.
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6.1 ModificacBes substanciais do produto sob investigacao

w
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N2 de peticoes de modficacbes de qualidade

o

JAN FEV. MAR ABR MAI JUN JUL  AGO  SET OUT NOV DEZ

Figura 13 — PeticGes de modificacGes substanciais ao produto sob investigacdo protocolizadas e
finalizadas (2025).

As modificacoes substanciais ao produto sob investigacdo sao definidas como
quaisquer mudancas realizadas no contexto global do DDCM, especialmente

quanto aquelas relacionadas com a qualidade do produto sob investigacao.
As modificacoes nao substanciais ao produto sob investigacdo devem ser

apresentadas a Anvisa sempre na proxima peticao de modificacao substancial ao

produto sob investigacdo ou como parte do DSUR, o que ocorrer primeiro. As
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6.2. Emendas a protocolos clinicos

50

20

10

N2 de Peticoes de Emendas a Protocolo
Clincos
w
o

- “ i o

JAN FEVn MAR ABR MAI JUN JUL AGO SET OUT NOV DEZ
I Protocolizadas (289) WM Finalizadas (344) =—==Passivo (67)

Figura 14 — Peti¢cbes de emendas a protocolos clinicos protocolizadas e finalizadas (2025).

Emenda ao protocolo de ensaio clinico é qualquer proposta de modificacao em um
protocolo de ensaio clinico original, apresentada sempre com a justificativa que a

motivou, podendo tal emenda ser substancial ou nao.

As emendas nao substanciais ao protocolo de ensaio clinico devem ser
apresentadas a Anvisa sempre na proxima peticao de emenda substancial ou como
parte do relatorio final de acompanhamento de protocolo de ensaio clinico nos

casos em que nao haja emendas substanciais até o final do ensaio clinico.
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6.3. Tempos regulatérios — Peti¢Bes secundarias (Emendas e modificagdes ao
produto sob investigacao)

Tempos Regulatorios
Ensaios Clinicos (Mediana — Dias/Meses)
(545) Fila Andlise  Empresa TOTAL
PETICOES PRIORIZADAS

Deferimento / Indeferimento

RDC n° 205/2017 - DR

Andlise ordindria/integral 94d 31d 25d 132d
[42* peticbes — 8%] (3,1M) (1,0M) (0,8M) (4,4M)
Andlise otimizada “Reliance”
[100 peticées — 18%)] 74d 3d 24d 77d
25M)  (0,1M)  (08M) (2,6M)
RDC n° 204/2017
Andlise ordindria/integral 103d 10d 16d 118d
7* peticées — 1%] (3,4M) (0,3M) (0,5M) (3,9M)
Andlise otimizada “Reliance”
[9 peticbes — 2%)] 81d 10d 19d 95d
(2,7M) (0,3M) (0,6M) (3,2M)
RDC n° 205/2017 - DR 128d o,1d Od 128d
[25 peticbes — 5%] (4,3M) (0,0M) (o,oM (4,3M)
RDC n°® 204/2017 150d 1d Od 150d
(3 peticées — 1%) (5,0M) (O,0M) (o,oM (5,0M)

*Incluem 2 desisténcias 3 }
PETICOES NAO PRIORIZADOS

Deferimento / Indeferimento

Analise ordinaria/integral 237d 23d 43d 268d
[63*/** peticbes -12%)] (7,9M) (0,8M) (1,4M) (8,9)
Andlise otimizada “Reliance” 151d 3d 22d 154d

(196 peticoes — 36%) (5,0M) (0,1M) (0,7M) (5,1M)
122d 1d Od 123d

[100 peticbes — 17%)] (4,0M) (0,0M) (O,0M) (4.1M)

*Incluem 4 Desisténcias / **28 peti¢oes protocolizadas antes da vigéncia da Lei
14.874/2024 e da RDC n° 945/202, cujo tempo médio de fila foi de 296 dias.

Total (saida): 545 peticoes

Tabela 4 — Tempos regulatérios de peticGes secundarias finalizadas (2025).
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O prazo de analise das peticoes secundarias relativas a emendas substanciais ao
protocolo clinico e modificacoes substanciais ao produto sob investigacdo é de 90
(noventa) dias uteis, de acordo com a RDC n°® 945/2024. Aplica-se o mesmo
critério de liberacdo por decurso de prazo, caso a Anvisa nao se manifeste dentro

deste prazo.

Assim como ocorreu em relacdo as peticoes primarias de DDCMs e DEECs, o
tempo meédio total (tempo de fila + tempo de analise + tempo da empresa) das
peticoes secundarias priorizadas pela RDC n°® 205/2017, pelo procedimento
otimizado (Reliance), foi 42% menor que o tempo de analise das peticoes
analisadas pelo procedimento ordinario, de 132 dias (4,4 meses) para 77 dias (2,6
meses). No caso das peticoes priorizadas pela RDC n° 204 /2017, a reducao foi de
19%, de 118 para 95 dias.

Em 2025, foram finalizadas 545 peticoes secundarias, das quais 63 (12%) foram
peticoes nao priorizadas. Dessas, 28 (5%) foram protocolizadas antes da vigéncia
da RDC n° 945/2024 e da Lei n° 14.874/2024, e o tempo médio fila foi de 297
dias (9,9 meses), enquanto o tempo de analise foi de 42 dias. Por outro lado, as 31
(6%) peticoes restantes, protocolizadas na vigéncia da RDC e da Lei, o tempo médio

de fila foi de 168 dias e o tempo médio de analise foi de 15 dias, Tabela 4.
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7. ENSAIOS CLINICOS EM DOENGAS RARAS

A RDC n° 205/2017 estabeleceu o procedimento especial para reduzir os prazos

de analise de anuéncia de ensaios clinicos, para doencas raras, além da

certificacao de Boas Praticas de Fabricacao (CBPF) e do registro de medicamentos

para tratamento, diagnostico ou prevencao de doencas raras.

Nos ultimos S anos foram protocolizadas 1.608 peticoes de ensaios clinicos a

Anvisa, das quais, 44% (701) foram priorizadas, e dessas 31% (500) sao relativas

a ensaios clinicos para doencas raras. Em 2025 foram finalizadas 158 peticoes de

ensaios clinicos para doencas raras, enquadrados na RDC n°® 205/2017, conforme

Figura 8.

Doenca Rara
Doenga Do Neurdnio Motor

Cancer De Pulmdo De Células Ndo Pequenas
(CPNPC)

Esclerose Sistémica Nao Especificada
Rejeigdo a Transplante De Medula Ossea
Insuficiéncia ou Rejeicdo de Transplante Renal
Defeitos Epiteliais da Cérnea Persistentes
Sindrome de Hunter
Anemia Falciforme Com Crise Vaso-Oclusiva

Miastenia Gravis e Outros Transtornos
Neuromusculares

Neutropenia Cronica Recorrente
Sindrome de Churg-Strauss
Ceratite Neurotroéfica
Colite Ulcerativa
Hematuria Recidivante e Persistente

Doenca de Crohn

Pioderma Gangrenoso (PG) Ulcerativo

Sindrome Nefrética

Medicamentos Experimentais
ION363

RO7247669 / Relatlimabe e Nivolumabe / Tarlatamabe /
Nivolumabe e BMS-986012/ BG-60366/ V940 e Pembrolizumabe
/ Cloridrato De Alectinibe / Datopotamabe Deruxtecana / JNJ-
90301900 / MK-1084 / Zongertinib / Trastuzumabe Deruxtecana
/ Divarasibe

Vixarelimab
Belumosudil
Felzartamabe / Ravulizumabe / ALXN2030
KPI1-012
Betaidursulfase
Crizanlizumabe / Rilzabrutinibe / ITU512

Cladribina / ALXN1720 / Cloridrato de Iptacopana Monoidratado
/ Remibrutinibe / IGM-2644

Mavorixafor
Benralizumabe
BRM424
Afimkibart / JNJ-77242113-AAC / SAR441566 / Tulisokibart
Povetacicept Proteina de Fusdo De Fc / Felzartamabe

Tulisokibart / Afimkibart / SAR441566 / INJ-77242113-AAC / MT-
501

Espesolimabe

SAR442970; Frexalimab e Rilzabrutinib / ALXN1920 /
Felzartamab
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Hipertensao Arterial Pulmonar Primaria
Leucemia Linfoblastica Aguda
Leucemia Mieloide Aguda
Linfoma Difuso De Grandes Células B
Leucemia Linfocitica Crdnica
Neoplasia Maligna da Cabeca, Face e Pescogo
Outras Mas-formagdes Congénitas do Figado
Hemofilia A Grave/ Hemofilia B Grave
Neoplasia Maligna da Bexiga
Mielofibrose Primdria

Neoplasia Maligna da Mama

Outros Transtornos Especificados da Retina
(Retinose Pigmentar (RP))

Amiloidose por Transtirretina

Outras Doencas Desmielinizantes Especificadas
do Sistema Nervoso Central

Sindrome Seca (Sjogren)
Linfoma Nao-Hodgkin de Tipo Ndo Especificado
Angioedema Hereditario (AEH)

Neoplasia Maligna do Es6fago

Neoplasia Maligna do Estbmago

Epilepsia (Sindromes Epilépticas)
Hiperplasia Adrenal Congénita
Carcinoma Hepatocelular

Neoplasia Maligna do Tecido Conjuntivo e
Tecidos Moles

Amaurose Congénita de Leber (LCA)

Polineurite Desmielinizante Inflamatéria
Cronica

Hemoglobindria Paroxistica Noturna
Outras Anemias Hemoliticas Autoimunes
Doenca Ocular da Tireoide
Sindrome Mielodisplasica
Esclerose Multipla Recorrente

Sindrome Carcinoide

—

Mosliciguate / Treprostinila Palmitil / Sotatercepte / LTP001
Bleximenibe / Blinatumomabe
Bleximenibe
Zilovertamabe Vedotina / AZD0486 / BGB-16673 / AZD0486
SONROTOCLAX / BGB-16673
BI 765179 / BI 770371 / Volrustomig / JNJ-90301900
Cloreto de Maralixibat
Marstacimabe / Fitusiran
Autogene Cevumeran / V940 (Mrna-4157) / Erdafitinibe
Pacritinibe

Inavolisibe / MK-2870 e Pembrolizumabe / Sacituzumabe
Tirumotecano / MK-5684 / GDC-4198 e Tartarato De
Giredestrant / RLY-2608 / Patritumabe Deruxtecana

QR-421a

Acoramidis (AG10) Hcl / Nucresiran / Vutrisirana

Fosigotifator

Nipocalimabe
Sonrotoclax
Navenibarte / Deucrictibant

Pembrolizumabe e Ifinatamabe Deruxtecan / Sonesitatugue
Vedotina e Rilvegostomig

AZD0901 / Tislelizumabe / Sonesitatugue Vedotina e
Rilvegostomig

Relutrigina / Cloridrato De Bexicaserin
Atumelnant
Ivosidenibe / Rilvegostomig

Brigimadlino / GSK6042981

QR-110 / Sepaforsen

Empasiprubart / DNTH103 / Batoclimab / Riliprubart / IMVT-
1402

Pozelimab e Cemdisiran
Rilzabrutinibe
TOURO06
Ivosidenibe / Elritercepte
Fenebrutinibe / Ocrelizumabe

CRN00808.Hcl
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Neoplasia Maligna da Prdstata Pasritamigue / Inavolisibe / MK-5684 / Ifinatamabe Deruxtecana

Gangliosidose GM2
Neoplasia Maligna do Endométrio
Acromegalia
Melanoma Maligno da Pele

Neoplasia Maligna do Ovario

/ Mevrometostate
Nizubaglustat
Sacituzumabe Tirumotecano
ALXN2420 / Octreotida
PF-07799544 E PF-07799933

Sacituzumabe Tirumotecano

Sindrome De Cushing Dependente da Hipofise Atumelnant
Mieloma Multiplo Daratumumabe
Lupus Eritematoso Disseminado (Sistémico) Mosunetuzumabe

Ataxia de Friedreich

Omaveloxolona

Sindrome Nefritica Cronica - Glomerulonefrite Budoprutug
Membranosa Difusa
Outras Afecg0es Especificadas das Artérias e ALXN1820

das Arteriolas
Carcinoma Espinocelular Recorrente
Doenca de Von Willebrand
Neoplasia Maligna do Colo Do Utero
Neoplasia Maligna do Reto
Neoplasia Maligna da Via Biliar

Neoplasia Maligna do Rim

Amivantamabe
VGA039
Sacituzumabe Tirumotecano
MK-1084
Rilvegostomig

Ponsegromabe

Quadro 2 — Medicamentos utilizados em ensaios clinicos para doencas raras (2025).
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8. CENTROS E INVESTIGADORES EM ENSAIOS CLINICOS

O patrocinador € responsavel pela escolha dos centros que conduzirao os ensaios
clinicos autorizados. A qualquer momento novos centros poderao ser incluidos ou
excluidos, a pedido do patrocinador. A Anvisa nao faz indicacao ou recomendacao
de centros, mas podera inspeciona-los para fins de verificacao do cumprimento

das Boas praticas Clinicas (BPC).

Os centros sado organizacdoes publicas ou privadas legitimamente constituidas e
devidamente cadastradas no Cadastro Nacional de Estabelecimento de Saude

(CNES), em que sao conduzidos ensaios clinicos.

Em 2025 foram finalizadas 405 peticoes de ensaios clinicos e os patrocinadores
listaram 482 centros candidatos a realizarem esses ensaios clinicos em todo o
Brasil. O Sul e Sudeste foram as regioes que tiveram a maior frequéncia de centros
selecionados para a realizacao dos ensaios clinicos autorizados. Na regido Sudeste
foram selecionados 239 (50%) centros, seguida pela regido Sul com 118 (24%)
centros e a regidao Nordeste com 87 (18%) centros selecionados, conforme Figura

15.

Nos ultimos anos, nao foi observada mudanca significativa na frequéncia de
selecao de centros em relacao as regioes brasileiras. Em 2023, foram selecionados
157 (56%) centros na regiao Sudeste e 84 (28%) centros na regiao Sul. Em 2024,
foram selecionados 261 (52%) centros na regiao Sudeste e 118 (24%) centros na
regiao Sul. Do mesmo modo, as demais regioes brasileiras se mantiveram sem
alteracoes na participacao nacional de centros selecionados, em comparacao aos

anos anteriores.
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Para a condugdo dos 405
ensaios clinicos finalizados
em 2025, foram listados
482 centros em todo o
Brasil, com a seguinte

distribuicao:
PN O e s hvasne 08
@PNordeste..........cccevvvunen. 87
Centro-Oeste ................ 30
@sudeste ..........oceeenens 239
B B e G LA 118

Figura 15 — Distribuicdo de centros selecionados por estado (2025).

Numero de ensaios clinicos por centro (2025)

Hospital de Clinicas de Porto Alegre (RS)

Hospital S3o Lucas da PUCRS (RS)

Hospital das Clinicas da Faculdade de Medicina da USP (SP)

Irmandade da Santa Casa de Misericérdia de Porto Alegre (RS) - 329(81‘7) de o
()
405 Ensaios
Clinicos.

Fundacgdo Faculdade Regional de Medicina de Sdo José do Rio...

Liga Norte Riograndense Contra o Cancer (RN)

Hospital Israelita Albert Einstein (SP) Os 10 primei t
S primeiros centros, por

numero de ensaios clinicos
indicados, dos 482 centros
listados.

Hospital das Clinicas da Faculdade de Medicina de Ribeirdo Preto...

Hospital Moinhos de Vento (RS) e 16

Hospital Nossa Senhora da Conceigdo (RS)

Figura 16 — Os dez centros selecionados com maior frequéncia pelos patrocinadores (2025).

Foram 1.264 investigadores selecionados, sendo que somente nas regides Sul e
Sudeste foram indicados 1.037 (82%) investigadores, Figura 15 e 16. Um mesmo
centro e um mesmo investigador pode ser indicado varias vezes para conducao de
diferentes ensaios clinicos. Para fins dos calculos apresentados neste relatoério,

foram excluidos os centros e investigadores repetidos.
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Investigadores
por estado

Para a condugdo dos 405
ensaios clinicos finalizados
em 2025, foram listados
1.264 investigadores em
482 centros em todo o
Brasil, com a seguinte

distribuicao:
N O e e dar s eanusness 11
@Nordeste ........cccoeue.e. 157
Centro-0Oeste'........seeeees 59
Psudeste ... 743
73 || 294

Figura 17 — Distribuicdo de Investigadores selecionados por estado (2025).

Numero de ensaios clinicos por investigador (2025)

Investigador 1

VS g a0 2 e 20
Vs L a0 0T 3 ] 19
VS At 0r 4 [ 18
VS a0 B ] 17

. 171 (81%) de
IV eS0T 5 e ——————— -
nvestigacor L 405 Ensaios
vestigador 7 | 16 Clinicos.
Vst g Or 8 e —————— 15
—— |t
Investigador 10— 14

0 5 10 15 20 25

Figura 18 — Os dez investigadores selecionados com maior frequéncia pelos patrocinadores (2025).

Importante ressaltar que € obrigacado do patrocinador ou ORPC apresentar a lista
de centros onde se pretende conduzir os ensaios clinicos e relacionar os
investigadores que serao responsaveis pela realizacdo desses ensaios clinicos. No
entanto, o fato de terem sido listados nao significa necessariamente que todos os

centros realizarao efetivamente os ensaios clinicos.
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9. ACESSO ASSISTENCIAL A MEDICAMENTOS EXPERIMENTAIS

O desenvolvimento de um novo medicamento deve cumprir um complexo e
demorado processo que assegure que o medicamento € seguro, eficaz e de
qualidade para o uso terapéutico que se pretende, até ser registrado e autorizado

para comercializacao.

Nesse contexto, como alternativa a longa espera para acesso aos novos
medicamentos, surgiram novas possibilidades de acesso excepcional a
medicamentos ainda em investigacao, através de programas assistenciais, como o
uso compassivo ou acesso expandido, para pacientes portadores de doencas
debilitantes graves e/ou que ameacem a vida e que nao tenham acesso a

alternativa terapéutica satisfatoria com produtos registrados.

De acordo com o Decreto n° 12.651/2025, o patrocinador, apés o término do
ensaio clinico, devera garantir aos participantes da pesquisa o fornecimento
gratuito do produto sob investigacdo sempre que este for considerado pelo
pesquisador responsavel como a melhor alternativa terapéutica para a condicao
clinica do participante, com base em evidéncias disponiveis e em avaliacao
favoravel da relacao risco-beneficio, nos termos do disposto no art. 30 da Lei n°

14.874/2024.
O programa de fornecimento de medicamento pos-estudo (FMPE) é regulamentado
pela RDC n° 38/2013, que se encontra em revisao. A RDC n° 38/2013 dispoe

sobre a autorizacao dos programas assistenciais.

De acordo com a RDC n° 38/2013, seguem abaixo as caracteristicas de cada um

dos programas assistenciais (Quadro 3).
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Fornecimento pos-

estudo

Acesso Expandido

Uso Compassivo

Ensaio clinico em qualquer fase

Fase do | Ensaio clinico encerrado ou | Pelo menos um ensaio clinico com dados iniciais promissores
Desenvolvimento saida antecipada do de Fase lll em andamento ou ou evidéncia cientifica para a
Clinico do participante. concluido na indicagao em indicacdo em que se pretende
Medicamento que se pretende usar. usar.

Para uso pessoal (Individual) ndo
Quem pode | Participantes da pesquisa Grupo de pacientes. participantes de acesso
participar clinica. expandido ou de pesquisa clinica

Quando usar

Enquanto houver beneficio,

a critério médico.

Auséncia de alternativa
terapéutica satisfatoria com

produtos registrados.

Auséncia de alternativa
terapéutica satisfatoria com

produtos registrados.

Condigdo para Na indicacao terapéutica Doencgas debilitantes graves Doencas debilitantes graves e/ou

uso estudada. e/ou que ameacem a vida sem que ameacem a vida sem
alternativas terapéuticas. alternativas terapéuticas.

Situagéo Medicamento com ou sem Medicamento nao registrado Medicamento nao registrado no

regulatéria  do

registro

no Brasil na indicacao

Brasil na indicagao pretendida

medicamento pretendida

Quadro 3 — Caracteristicas dos Programas assistenciais.

As solicitacoes de anuéncia dos programas de Acesso Expandido (AE) e Uso
Compassivo (UC) devem atender a alguns critérios, como citados no Quadro 3. O
pedido de autorizacao de programas assistenciais deve ser feito pelo patrocinador
ou ORPC, atendendo a solicitacao de um meédico assistente, com o consentimento
do paciente. Os pedidos de autorizacao de programas assistenciais recebidos pela

COPEC em 2025 estao descritos a seguir (Figura 19).

r A \

Uso _ ( Acesso Fornecimento\
Compassivo Expandido pos-estudo
78 5 78

Encerrados ou
Desisténcias: 2 Desisténcias: O

K Nao autorizado: 1 ) \Néo autorizado: OJ

Figura 19 — Programas Assistenciais autorizados (2025).

Encerrados ou
Desisténcias: 1

\ Nao autorizado: 1 )

Encerrados ou
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No ano de 2025 foram submetidos 78 pedidos de autorizacao para fornecimento

de medicamento no programa de uso compassivo.

Os usos terapéuticos e os

medicamentos dessas solicitacoes estao descritos no Tabela 5. No mesmo periodo

foram aprovadas 5 solicitacoes de programa assistencial em acesso expandido e

78 de fornecimento de medicamento pés-estudo. O tempo médio para autorizacao

foi de 12 dias para o programa de UC, de 42 dias para o programa de AE e de 21

dias para PFME.

Tabela 5 — Programas de Uso Compassivo, Acesso expandido e Fornecimento pds-estudo

autorizados: Medicamentos e indicagBes terapéuticas (2025).

~ SUBSTANCIA ATIVA / NOME
INDICAGAO TERAPEUTICA QTDE
COMERCIAL
USO COMPASSIVO
Cancerde mama 1 Succinato de ribociclibe
Cancer de Ovario Resistente a Platina 42 Elahere - Mirvetuximab
Soravtansine
Cancer retal (RC) localmente avangado deficiente 2 Dostarlimabe (Jemperli®)
de reparo de incompatibilidade (dMMR)/alta
instabilidade demicrossatélite (MSI-H).
Deficiéncia de timidina quinase (TK2d) 4 Desoxicitidina e Desoxitimidina
Doenca do Enxerto Contra o Hospedeiro 1 Ruxolitinibe (Jakavi®)
Glioma de Alto Grau com mutacao BRAF V600E 1 Trametinibe (Mekinist®) e
Dabrafenibe (Tafinlar®)
Leucemia Mieloide Crénica - CP 1 Cloridrato de Asciminibe
(Scemblixtm®)
Neoplasia Maligna do Encéfalo 12 Repotrectinibe (Augtyro®)
Tarlatamabe 7 Tarlatamabe (Imdelltra®)
Lesao Neuronal Pés Lesao Raquimedular Aguda 3 Laminina Polimerizada

Sindrome da Progeria de Hutchinson-Gilford
(HGPS)

ACESSO EXPANDIDO

Carcinoma Nasofaringeo (NPC) Metastatico ou
Recorrente e Localmente Avangado
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Lonafarnibe (Zokinvy®)

Toripalimab (Loqgtorzi®)
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Cancer de Mama

Cancer Gastrico e da Jungcao Gastroesofagica
(GC/GEJC) Ressecavel

Glioma de Baixo Grau (GBG) Pediatrico que
Apresentam Fusao ou Rearranjo BRAF, ou
Mutacao BRAF V600, que Receberam uma ou Mais
Terapias Sistémicas Anteriores

Infeccao Intra-abdominal Complicada (ll1Ac)

FORNECIMENTO POS ESTUDO

Amiloidose Hereditaria por Transtirrerina
(Amiloidose hATTR)

Ataxia de Friedreich

Artrite Reumatoide Moderada a Severa, em
Regime Estavel de MTX e que Tiveram Resposta
Inadequada ou Intolerancia a um Unico Inibidor
de TNF

Asma Dependente de corticosteroides Orais

Atrofia Geografica (AG) Secundaria a Degeneragao
Macular Relacionada a Idade (DMRI)

Atrofia Geografica (AG) Secundaria a Degeneragao
Macular Relacionada a Idade (DMRI)

Cancer Colorretal Metastatico com Instabilidade
de Microssatélites (MSI-H) ou Deficiéncia dos
Genes de Reparo (Mismatch) (dMMR)

Cancer de Pulmao de Células nao Pequenas
Avancado ou Metastatico Portadores de Mutacoes
Somaticas Detectadas no Sangue (B-FAST

Cancer de Pulmao de Células nao Pequenas
Localmente Avancado ou Metastatico
Previamente Nao Tratado

Cancer de Pulmao de Células ndao Pequenas
Metastatico

Cancer de Pulmao de Células ndao Pequenas
Escamoso Metastatico
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1

Inavolisibe (Itovebi®)

Durvalumabe (Imfinzi®)

Tovorafenibe (Ojemda®)

Aztreonam + Avibactam

ALN-TTRSCO02

Omaveloxolona (Skyclarys®)

Upadacitinibe / Adalimumabe

Tezepelumabe (Tezspire®)

Avacincaptad Pegol (Izervay®)

Pegcetacoplan (Empaveli®)

Nivolumabe (Opdivo®)

Cloridrato de Alectinibe
(Alecensa®)

Pembrolizumabe (Keytruda®) +
Pemetrexede

Tislelizumabe (Tevimbra®)

Pembrolizumabe (Keytruda®)
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Cancer de Pulmao de Células nao Pequenas
Escamoso Metastatico

Cancer de Préstata

Cancer de Prostata Metastatico Hormonio-
sensivel (mMHSPC)

Cancer de Mama Localmente Avancgado ou
Metastatico, PIK3CA-mutante, Positivo para
Receptor Hormonal, HER2 Negativo

Carcinoma de Células Renais (RCC)

Carcinoma de Células Renais (RCC)

Cardiomiopatia Chagasica Cronica

Colite Ulcerativa (CU)

Colite Ulcerativa (CU) ou Doenca de Crohn (DC)
Convulsodes Focais

Dermatite Atopica

Dermatite Atépica Moderada a Grave
Dermatite Atopica Moderada a Severa

Dermatomiosite Inadequadamente Controlada ou
Miosite Inflamatoéria Antissintetase

Diabetes Mellitus Tipo 2

Diabetes Mellitus Tipo 2

Diabetes Mellitus Tipo 2

Doenca Arterial Coronariana nao Obstrutiva sem
Eventos Cardiovasculares Anteriores
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Pemetrexede Dissodico

Darolutamida (Nubeqga®)
Acetato de gosserrelina
Acetato de leuprorrelina

Enzalutamida (Xtandi®)

Inavolisibe (Itovebi®)

Axitinibe (Inlyta®)

Cloridrato de Tivozanibe
(LuciTivo®)

Sacubitril Valsartana Sdédica
Hidratada, Entresto®)

Maleato de enalapril
INJ-77242113-AAC
Guselcumabe
Vormatrigina
JNJ-95475939
Baricitinibe (Olumiant®)
Lebriquizumabe

Daxdilimabe (Ebglyss®)

Cloridrato de metformina,
Dapagliflozina Propanodiol e
Linagliptina

Empagliflozina e Cloridrato de
Pioglitazona

Orforgliprona e Dulaglutida

Inclisiram (Sybrava®)
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Doenca de Alzheimer Leve

Doenca Fungica Invasiva (DFI) Causada por
Espécies de Aspergillus

Doenca Pulmonar Intersticial Associada a
Esclerose Sistémica (SSc-ILD)

Doencga Pulmonar Intersticial Fibrosante
Clinicamente Significativa

Doenca Pulmonar Obstrutiva Cronica (DPOC)

Doenca Pulmonar Obstrutiva Cronica (DPOC)

Doenca Pulmonar Obstrutiva Cronica (DPOC)
Moderada a Muito Grave

Esclerose Miiltipla Recorrente

Eventos Cardiovasculares Maiores em Pacientes

com Alto Risco Cardiovascular Sem Infarto do

Miocardio ou Acidente Vascular Cerebral Anterior

Eventos Cardiovasculares Adversos Maiores em

Pacientes com Diabetes Tipo 2

Fenilcetonduria
Hemofilia A Grave Previamente Tratado
Hemoglobinuria Paroxistica Noturna (HPN)

Hipercalemia

Hipertensao Arterial Pulmonar

Leucemia Linfocitica Cronica

Leucemia Mieloide Cronica

Leucodistrofia Metacromatica

Leucodistrofia Metacromatica Infantil Tardia

Lipodistrofia Parcial

—
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Semaglutida (Ozempic®)

Olorofim

Belimumabe (Benlysta®)

Nintedanibe (Ofev®)

Brometo de tiotrépio + Cloridrato
de olodaterol (Spiolto®/Respimat®)

ltepekimabe

Benralizumabe (Fasenra®)

Ocrelizumabe (Ocrevus®)

Evolocumabe (Repatha®)

Tirzepatida

Dulaglutida

Sepiapterina (Sephience®)
Efanesoctocog alfa (Altuvoct®)
Danicopan (Voydeya®)

Ciclossilicato de Zirconio Sédico
(Lokelma®)

Maleato de acalabrutinibe
monoidratado (Calquence®)

Cloridrato de Asciminibe
(Scemblixtm®)

Arilsulfatase A humana
recombinante [rhASA]

Arilsulfatase A humana
recombinante [rhASA]

Metreleptina (Myalept®)
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Lapus Eritematoso Sistémico

Lapus Eritematoso Discoide Primario de
Moderado a Grave

Melanoma Irresecavel ou Metastatico Nao

Tratado Anteriormente com Inibidores De PD-1 Ou

PD-L1

Mieloma miiltiplo recidivado ou refratario

Miocardiopatia Hipertréfica Nao Obstrutiva
Sintomatica

Miosite Ossificante Progressiva

Nefropatia por IgA em Uso de Inibidores do
Cotransportador de Sédio-glicose-2 (SGLT2i)

Sindrome Carcinoide

Sindrome de Dravet ou Sindrome de Lennox-
Gastaut

Transtorno Depressivo Maior com Sintomas de
InsOnia

Trombocitopenia Imune Persistente ou Crénica
(PTI)
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Obinutuzumabe (Gazyva®)

Daxdilimabe

Tucidinostate

Belantamabe Mafodotina
(Blenrep®)

Mavacanteno (Camzyos®)

Garetosmabe

Atrasentana (Vanrafia®)

Paltusotina (Palsonify®)

Soticlestat

Seltorexanto

Rilzabrutinib (Wayrilz®)
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10. INSPECOES DE BOAS PRATICAS CLINICAS (BPC)

As inspecoes de Boas Praticas Clinicas (BPC) tem o objetivo de confirmar se o
ensaio clinico € conduzido, registrado e relatado em conformidade com o protocolo,
as BPC e os requisitos regulatorios, proteger os participantes, assegurar a
integridade e credibilidade dos dados, avaliar aplicacao do gerenciamento de risco

pelo patrocinador e investigadores.

A Anvisa podera realizar inspecoes de BPC nos centros de ensaios
clinicos, patrocinador, ORPC, laboratorios e em outras instituicoes envolvidas
no desenvolvimento do medicamento experimental. Anvisa podera inspecionar
quaisquer ensaios clinicos que subsidiaram ou subsidiam o desenvolvimento
clinico ou registro do medicamento no Brasil, incluindo aqueles conduzidos fora
do pais. A inspecao podera, alternativamente, ser realizada de forma totalmente

remota ou hibrida, em substituicdo a inspecao sanitaria totalmente presencial.

De acordo com a RDC n°® 945/2024, dependendo do resultado da inspecao de BPC

a Anvisa podera determinar:
I- a suspensao temporaria do ensaio clinico;
II- o cancelamento definitivo do ensaio clinico no centro em questao;
III- o cancelamento definitivo do ensaio clinico em todos os centros no Brasil;
IV- a invalidacado dos dados provenientes dos centros e ensaios clinicos que nao estdo em
conformidade com as BPC;
V - a suspensdo temporaria das atividades do centro, patrocinador ou ORPC relacionadas
aensaios clinicos;

VI - o cancelamento definitivo do(s) ensaio(s) clinico(s) conduzidos por patrocinador/ORPC.

A IN n° 122/2022 dispde sobre os procedimentos de inspecdo de BPC
para ensaios clinicos em medicamentos e estratifica os achados ou observacoes

apontadas na inspecao da seguinte forma:

I - criticas "C": achados relacionados diretamente a seguranca do participante de pesquisa,

podendo resultar em 6bito, risco de morte ou condicoes inseguras e quando relacionados aos

48

—
| —



RELATORIO ANUAL DE ATIVIDADES 2025
COORDENACAO DE PESQUISA CLINICA EM MEDICAMENTOS E PRODUTOS BIOLOGICOS — COPEC

dados do estudo, podem comprometer sua validade, a exemplo de estudos conduzidos sem
autorizacao, adulteracoes, auséncia de informacodes ou falsificacoes;

II - maiores "M": achados que podem resultar em risco a satde do participante de pesquisa
ou invalidacao dos dados;

III - menores "Me": achados que ndo se enquadram em observacoes criticas ou maiores, mas
que indicam deficiéncia e/ou desvio;

IV - informativos "INF": achados descritivos e/ou complementares; e

V - nada consta/nao se aplica "NC/NA": significa que o item néo foi

checado ou néo é aplicavel.

Adicionalmente, os Guias n° 35/2020 e n° 36/2020, versao 2, de
26/01/2022, descrevem os procedimentos para a conducao de uma inspecao em
BPC em centros e em patrocinadores de ensaios clinicos, respectivamente. De
forma geral, além dos procedimentos, escopo, etapas, critérios de selecao de
centros, patrocinadores e ensaios clinicos, os Guias descrevem os itens que

deverao ser verificados durante a inspecao.

O detalhamento sobre todos os achados pontuados nas 11 inspecoes realizadas
entre 2024 e 2025 sera abordado em um relatorio especifico (“Relatério de Métricas

de inspecdo de BPC").

Apos a inspecao de BPC a Anvisa emite um parecer contendo a decisdo sobre o
cumprimento das BPC. Estar em conformidade com as BPC nao significa que
nenhum achado foi encontrado ou nenhuma acao foi requerida. No entanto, as
observacoes encontradas foram corrigidas ou nao afetaram criticamente as BPC.
Nao estar em conformidade com as BPC significa que, apos a avaliacao da resposta
aos achados identificados na inspecao, a conclusao da Anvisa € de que o estudo

nao foi conduzido de acordo com as BPC.

As informacoes sobre as inspecoes de BPC podem ser consultadas no painel
disponivel no portal da Anvisa. O painel inclui a lista de inspetores e de inspecoes
realizadas e centros ou patrocinadores inspecionados, bem como as respectivas

conclusoes e acoes tomadas, a depender de cada situacao.
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As informacoes sobre os ensaios clinicos inspecionados e os patrocinadores e

investigadores e outros detalhes podem ser acessados no endereco abaixo.

https:/ /www.gov.br/anvisa/pt-br/acessoainformacao/dadosabertos/informacoes-

analiticas/inspecoes-em-boas-praticas-clinicas-bpc

<A ANVISA

—P.F' AGENCIA NACIONAL DE VIGILANCIA SANITARIA

Painel de inspecdes de Boas Praticas Clinicas (BPC) R, o
Painel Atualizado em: 06/05/2026 08:06:13
Total de Inspegdes Total de Inspetores Fim da Inspec3o [ Tipo Conclus3o b [ Wodatigade
Todos ~ Todas - Todos o Selecionar Hibrida
8 4 2 8 . 4 J J tudo
pr— . - b3
Inicio da Inspecao Med. Experimental N* Inspegao (Em E
) N Presencial
Limpar filtros ‘j Todos ~ Todos “ Todos v branca}
Investigador CNES Patrocinador ORPC Centro
Todos o Todos e Todos ~ Todos Search Q -4
Inspecdes de BPC
N° Inspecdo  Processo de Inspegdo Inicio Fim Medalidade  Escopo Tipo Processo (DEEC) Protocold
-
50 /2016 N/A 20/08/2016 9/1/2016 Presencial Dendncia  Patrocinador  25351.003478/2013-81
3272013 M/A Nao Aplicavel Presencial Rotina Centro 25351.007299/2012-66
5/2009 M/A 16/11/2009  11/20/2009 Presencial Rotina Centro 25351.007447/2009-05
34 /2013 MAA 22/08/2013 8/30/2013 Presencial Rotina Centro 25351.009063,/2010-01 A

Figura 20 — Painel sobre inspec¢des de BPC.
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11. OUTRAS ATIVIDADES

11.1 Atendimento ao Publico

A Lei n® 12.527/2011, conhecida como Lei de Acesso a Informacao (LAI),
estabelece procedimentos, prazos e obrigacoes para que a administracao publica
responda a pedidos de informacodes requeridos por qualquer pessoa, fisica ou
juridica, sem que seja necessaria a apresentacao de motivos para a solicitacao.
Assim sendo, a Anvisa criou mecanismos para o atendimento ao publico e a
prestacao de informacoes aos cidadaos-usuarios, como a Central de Atendimento

ao Publico e o Servico de Informacoes ao Cidadao, conforme Portaria n® 52/Anvisa

de 27 de janeiro de 2021.

O principal canal de acesso a informacdo € o Fale Conosco (SAT), para
esclarecimento de duvidas e solicitacao de informacées e o
Fala.BR - a Plataforma Integrada de Ouvidoria e Acesso a Informacao que permite
o tratamento de manifestacoes de ouvidoria e pedidos de acesso a informacao a

partir de uma unica solucao tecnologica.
Ha também o Sistema de Agendamento de Audiéncias pela Internet (Parlatoério),

para discussoes técnicas sobre desenvolvimento clinico, cujas orientacoes

encontram-se no Decreto n°® 4.334, de 12 de agosto de 2002.

17 REUNIOES

2007 SATs 58 OUVIDORIAS

Figura 21 — NUmero de audiéncias a pedido de empresas e nimero de respostas a pedidos de
informacgdes pelo SAT e ouvidora, atendidos pela COPEC em 2025.
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Com base na Portaria n® 1.244 /2017, que dispoe sobre os procedimentos para
solicitacao e concessao de audiéncias presenciais ou virtuais, por meio do Sistema
Parlatorio e a necessidade de otimizar o atendimento técnico em reunioes, a
COPEC publicou a NT n° 12/2021, que fornece informacoes sobre a solicitacao de
reunides com a area e pode ser consultada na pagina da pesquisa clinica no portal

da Anvisa.
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REFERENCIAS

RDC n° 945, de 29 de novembro de 2024: Dispdoe sobre as diretrizes e os
procedimentos para a realizacao de ensaios clinicos no pais visando a posterior
concessao de registro de medicamentos (revogou a RDC n° 9, de 20 de fevereiro de

2015).

RDC n° 997, de 07 de novembro de 2025: Dispoe sobre medidas excepcionais e
temporarias para a otimizacao da fila de analise de anuéncia em pesquisa clinica
e de pedidos de registro e pos-registro de medicamentos e produtos biologicos,

com vistas a reducao do passivo regulatorio, e da outras providéncias.

RDC n° 172 de 08 de setembro de 2017: Dispde sobre os procedimentos para a
importacao e a exportacao de bens e produtos destinados a pesquisa cientifica ou

tecnologica e a pesquisa envolvendo seres humanos, e da outras providéncias.

RDC n° 204, de 06 de julho de 2005: Regulamenta o procedimento de peticoes
submetidas a analise pelos setores técnicos da ANVISA e revoga a RDC n° 349, de

3 de dezembro de 2003.

RDC n° 204, de 27 de dezembro de 2017: Dispde sobre o enquadramento na
categoria prioritaria, de peticoes de registro, pos-registro e anuéncia prévia em
pesquisa clinica de medicamentos (Substituida pela RDC n° 1.001, de 11 de
dezembro de 2025).

RDC n° 1.001, de 11 de dezembro de 2025: Dispoe sobre o enquadramento, na
categoria prioritaria, de peticoes de registro, pos-registro, anuéncia prévia em
ensaios clinicos e Certificacao de Boas Praticas de Fabricacdo de medicamentos e

insumo farmacéuticos ativos.
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RDC n° 205, de 28 de dezembro de 2017: aprovado o procedimento especial
para anuéncia de ensaios clinicos, certificacao de boas praticas de fabricacao,

registro sanitario de novos medicamentos para doencas raras.

RDC n° 811, de 18 de agosto de 2023: Dispoe sobre a alteracao da Resolucao
da Diretoria Colegiada - RDC n° 204, de 27 de dezembro de 2017, e da
Resolucao da Diretoria Colegiada - RDC n° 205, de 28 de dezembro de 2017.

Resolucao CNS n° 563, de 10 de novembro de 2017: regulamenta o direito do
participante de pesquisa ao acesso pos-estudo em protocolos de pesquisa clinica

destinados aos pacientes diagnosticados com doencas ultrarraras.

RDC n° 23, de 5 de junho de 2015: Altera a Resolucao RDC n° 204, de 6 de julho
de 2005, que dispoe sobre o procedimento de peticoes submetidas a analise pelos
setores técnicos da ANVISA e revoga a Resolucao RDC n° 206, de 14 de julho de
2005, que dispoe sobre normas que regulamentam a peticao de arquivamento

temporario e a guarda temporaria e da outras providéncias.

RDC n° 38, de 12 de agosto de 2013: Aprova o regulamento para os programas

de acesso expandido, uso compassivo e fornecimento de medicamento pos-estudo.

Instrucao Normativa - IN n° 122, de 09 de marco de 2022: Dispoe sobre
procedimentos de inspecao em Boas Praticas Clinicas para ensaios clinicos com
medicamentos.

Instrucao Normativa - IN n°® 338, de 29 de novembro de 2024: Estabelece, nos
termos da Resolucao da Diretoria Colegiada ANVISA n° 945, de 29 de novembro
de 2024, a lista de Autoridades Reguladoras Estrangeiras Equivalentes (AREE) e
detalha os critérios para a adogcao do procedimento otimizado de analise por
reliance e por avaliacao de risco e complexidade de peticoes de DDCM, DEEC,
modificacoes substanciais ao produto sob investigacao e emendas substanciais ao
protocolo clinico.
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Guias n° 35/2020, versao 2, de 26/01/2022: Guia de inspecao em Boas
Praticas Clinicas (BPC) referente a ensaios clinicos com medicamentos e produtos

biologicos — Inspecao em Centros de Ensaio Clinico.

Guias n° 36/2020, versao 2, de 26/01/2022: Guia de inspecdo em Boas
Praticas Clinicas (BPC) referente a ensaios clinicos com medicamentos e produtos
biologicos — Inspecao em Patrocinadores e Organizacoes Representativas de

Pesquisa Clinica (ORPC).

ADENDO INTEGRADO AO ICH E6(R1): GUIA DE BOAS PRATICAS CLINICAS
E6(R2): novembro de 2016. Conselho internacional para harmonizacao de

requisitos técnicos para produtos farmacéuticos de uso humano (ICH).

Lei n° 14.874, de 28 de maio de 2024: Dispde sobre a pesquisa com seres
humanos e institui o Sistema Nacional de Etica em Pesquisa com Seres Humanos

(Regulamentado pelo Decreto n° 12.651 de 07 de outubro de 2025).

Lei n° 6.437, de 20 de agosto de 1977: Configura infracoes a legislacao sanitaria
federal, estabelece as sancoes respectivas, e da outras providéncias.

Lei n° 12.527, de 18 de novembro de 2011: Regula o acesso a informacoes
previsto no inciso XXXIII do art. 5° , no inciso Il do § 3° do art. 37 e no § 2° do art.
216 da Constituicao Federal; altera a Lei n® 8.112, de 11 de dezembro de 1990;
revoga a Lein® 11.111, de 5 de maio de 2005, e dispositivos da Lei n° 8.159, de 8

de janeiro de 1991; e da outras providéncias.
Decreto n° 4.334, de 12 de agosto de 2002: dispdoe sobre as audiéncias
concedidas a particulares por agentes publicos em exercicio na administracao

publica federal direta nas autarquias e fundacoes publicas federais.

Portaria N° 1.244, de 25 de julho de 2017: Dispoe sobre os procedimentos para

solicitacao e concessao de audiéncias presenciais ou virtuais, por meio do Sistema
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Parlatorio, a particulares no ambito da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria —

ANVISA.

Portaria n° 52/Anvisa de 27 de janeiro de 2021: Dispoe sobre a Politica de

Atendimento ao Publico da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria — Anvisa.

NT n° 12/2021: Orientacao para agendamento de audiéncias com a Coordenacao

de Pesquisa Clinica em Medicamentos e Produtos Biologicos da Anvisa (COPEC).

Outras informacoes relacionadas a pesquisa clinica com medicamento se produtos
biologicos estao disponiveis no endereco:

https:/ /www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/medicamentos/pesquisaclinica

Para consulta a ensaios clinicos autorizados:

https:/ /www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/medicamentos/pesquisaclinica/ensaios-

autorizados
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