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1. Relatorio

Trata-se de pedido de empresa Chiesi Farmacéutica
Ltda, do qual consta solicitacdo de autorizacao, em carater
excepcional, para utilizacao do material de rotulagem do pais de
origem com informacdes em inglés para o LOJUXTA (mesilato de
lomitapida), até que a demanda do medicamento aumente, seja
por meio de novos processos de judicializacao ou apés a
incorporacao pela CONITEC.

Em sintese, o pedido da empresa esta baseado nos
seguintes pontos:

- O mesilato de lomitapida é registrado no
Brasil como LOJUXTA desde dezembro de 2020.

Indicado para tratamento da
hipercolesterolemia familiar homozigética (HoFH), uma
doenca genética ultrarrara.

Doenca caracterizada pela presenca de
niveis elevados de lipoproteina de baixa densidade em
adultos.



Nao ha diferencas entre o mesilato de
lomitapida registrado no Brasil e no exterior.

- Ambos possuem as mesmas especificacoes
e condicdes de armazenamento.

- A diferenca entre ambos estd no nome
comercial (LOJUXTA no Brasil, JUXTAPID globalmente).

- A prevaléncia global da doenca é estimada
em 1:1.000.000 de individuos.

- A prevaléncia em populacdbes com efeito
fundador (consanguinidade) varia de 1:160.000 a
1:300.000.

- Pacientes com HoFH enfrentam um alto
onus de saude devido a doenca.

As terapias atuais raramente atingem
niveis ideais de LDL, mesmo com tratamentos
combinados.

- O mesilato de lomitapida oferece uma
alternativa para pacientes com risco extremamente alto
de doencas cardiovasculares e morte prematura.

- No Brasil apenas dois pacientes utilizam o
medicamento atualmente.

1) Paciente que recebe a doacao do
produto (INCOR): recebeu o produto em abril de
2024, suficiente para tratamento de um ano.

2) Paciente do Ministério da Saude (via
judicializacao): recebeu o produto em maio de
2024, também suficiente para um ano de
tratamento.

O medicamento fornecido a ambos os
pacientes possui rotulagem em inglés, conforme o nome
comercial dos EUA (JUXTAPID).

O pedido de Excepcionalidade de
Importacao do medicamento com rotulagem em idioma
estrangeiro estd de acordo com o Processo n¢°
25351.911372/2023-17, ja autorizado pela ANVISA para
a antiga detentora do produto, a empresa Amryt Brasil .

- Que o mesilato de lomitapida continue a
ser fornecido com a rotulagem dos EUA, tal qual foi



realizada em suas duas primeiras importacoes.

- A adocao das rotulagens em portugués sera
reconsiderada pela empresa a partir de um aumento da
demanda do medicamento.

- A versao impressa da bula brasileira sera
disponibilizada junto ao medicamento importado com
rotulagem estrangeira.

- O SAC da empresa estara disponivel para
profissionais de salde e pacientes para o atendimento
de questdes relacionadas ao produto.

2. Analise

Para a analise desta Segunda Diretoria, foram
consideradas as manifestacdes da Geréncia-Geral de Inspecao e
Fiscalizacao Sanitaria (GGFIS), por meio da Nota Técnica 363
(SEI n® 3244018), da Geréncia de Inspecao e Fiscalizacao
Sanitaria de Medicamentos e Insumos Farmacéuticos (GIMED); e
da Geréncia-Geral de Medicamentos (GGMED), por meio da Nota
Técnica 63 (SElI n? 3259254), da Coordenacao de Bula,
Rotulagem, Registro Simplificado e Nome Comercial (CBRES).

A partir da manifestacao da GGFIS, foi possivel
extrair:

O medicamento Lojuxta (mesilato de
lomitapida) estda enquadrado na classe
terapéutica C10A9 - TODOS OUTROS
REGULADORES DE COLESTEROL E
TRIGLICERIDEOS,a qual é considerada
sensivel para fins de analise de risco de
desabastecimento.

E PROVAVEL que haja desabastecimento de
mercado com ALTO RISCO DE IMPACTO PARA
A SAUDE PUBLICA pela indisponibilidade do
medicamento Lojuxta (mesilato de
lomitapida) do laboratério AMRYT BRASIL
COMERCIO E IMPORTACAO DE
MEDICAMENTOS LTDA.

Os principais apontamentos da GGMED foram:

Previamente a anuéncia do nome comercial
Lojuxta, a marca global JUXTAPID nao havia



sido aprovada por conter 50% da DCB
lomitapida (DCB n° 10810): juxTAPID X
lomiTAPIDa. Desse modo, o pedido de
excepcionalidade residiria nao sé na utilizacao
de bula e rotulagem em idioma estrangeiro,
mas também no emprego de nome comercial
gque nao corresponde ao aprovado no Brasil, o
qual havia sido tecnicamente e reprovado.

Comercializar medicamentos com
embalagens em idioma estrangeiro pode
aumentar significativamente o risco de erros
de medicacao. Profissionais de salde e
pacientes podem ter dificuldades em
compreender as instrucdes de uso, dosagem e
adverténcias, o que pode levar a
administracdes incorretas e potenciais reacdes
adversas. Além disso, a falta de informacoes
claras em portugués e com um nome
diferente do que estd registrado no Brasil
pode dificultar a identificacao de
medicamentos falsificados ou de baixa
qualidade, comprometendo a seguranca e a
eficacia do tratamento.

Entende desafios logisticos da gestao de
estoque de material de embalagem e da
importancia do medicamento para 0s casos
elencados, mas se manifestou contraria a
importacao excepcional do medicamento
LOJUXTA com materiais de embalagem e bula
no idioma inglés e com o nome diferente do
registrado no Brasil. Isto porque, a solicitacao
da empresa nao parece configurar uma
excepcionalidade, pois nao apresenta fatores
Unicos ou especiais que justifiquem um
tratamento diferente do padrao estabelecido.

Esta Segunda-Diretoria pondera que o
medicamento LOJUXTA ja foi objeto de dois pedidos de
Excepcionalidade nesta Anvisa:

1) Em 2022 (Processo 25351.935935/2021-
92): Pedido de autorizacao excepcional
gquanto a comercializacao do medicamento
novo Lojuxta, cujo medicamento teve seu



registro aprovado pela via de doenca rara,
conforme RDC n° 205/2017. Por meio do
VOTO N¢ 30/2022/SEI/DIRE2/ANVISA (SEl n¢
1765219), foi aprovada a justificativa de nao
comercializacao do medicamento no prazo
estabelecido pela supracitada resolucao.

A comprovacao da comercializacao do referido
medicamento deveria ocorrer em até 90
(noventa) dias, contados a partir da
disponibilizacao do medicamento ao SUS, na
forma de aditamento ao processo de registro.

2) Em 2023 (Processo 25351.911372/2023-
17): Pedido de excepcionalidade requerendo,
entre outros pontos, solicitacao de
autorizacao, em carater de excepcionalidade,
para que a primeira importacao do
medicamento Lojuxta® (mesilato de
lomitapida) a ser realizada pela empresa
Amryt Brasil, nas apresentacdes capsulas
duras de 5 mg, 10 mg e 20 mg, para uso oral,
em frascos com 28 capsulas cada, destinado,
exclusivamente, por meio do instituto de
doacao a um paciente, como forma de
comprovacao de comercializacao, uma vez
gque o produto nao havia sido incorporado no
SUS, fosse realizada com a rotulagem em
idioma estrangeiro (inglés), para permitir a
importacao do medicamento e liberacao da
Licenca de Importacao (LI). Nos termos do
Voto N2 122 /2023/SEI/DIRE2/ANVISA (SEI n?
2553275), foi aprovada a importacao do
medicamento e liberacao da sua Licenca de
Importacao (LI) com a rotulagem em idioma
estrangeiro (inglés); Juxtapid (fabricado em
Dublin- Irlanda) x Lojuxta (fabricado EUA).

Tais excepcionalidades foram concedidas a empresa
em funcao da importancia do medicamento para a
hipercolesterolemia familiar homozigética, que é uma doenca
genética muito rara, herdada de ambos os pais e caracterizada
pela presenca de niveis elevados de lipoproteina de baixa
densidade (LDL-C) no sangue, conhecida como colesterol ruim.
Trata-se de uma doenca grave, de alto risco, que reduz a
expectativa de vida de seus portadores e, conforme descrito no



Voto N2 122 /2023 (SEl n2 2553275), é dificil de ser tratada e a
lomitapida oferece uma opcao para pacientes que apresentam
risco extremamente alto de doencas cardiovasculares e morte
prematura.

Assim, considerando que o principio da manutencao
da vida deve prevalecer, a importacao do medicamento mesilato
de lomitapida, com material de rotulagem do pais de origem
contendo informacdes em inglés, supera o risco da interrupcao
do tratamento, entendo justificavel o pedido de excepcionalidade
da empresa.

Por isso, em concordancia com as decisdes anteriores
e com vista a dar continuidade ao tratamento dos dois pacientes
gue ja utilizam o mesilato de lomitapida no Brasil, tanto pela via
de doacao quanto via judicializacdo, o produto poderd ser
importado e fornecido aos referidos pacientes, assim como
ocorreu nas primeiras importacdes, isto é, com material de
rotulagem do pais de origem contendo informacdes em inglés.

Todavia, é imperioso garantir que as informacodes
essenciais para a seguranca e eficacia do medicamento estejam
acessiveis no idioma oficial do pais (portugués). Com isso, como
forma de mitigacao de riscos de uso incorreto do medicamento, a
empresa devera disponibilizar a versao impressa da bula
aprovada no Brasil junto ao medicamento importado, com
rotulagem estrangeira.

A RDC n¢ 768/2022 e RDC n? 47/2009 regulam os
requisitos de rotulagem e bula, incluindo o idioma. No entanto,
casos excepcionais podem ser analisados pela Diretoria
Colegiada da Anvisa, desde que sejam apresentados argumentos
sélidos que justifiqguem o pedido.

Caso o pedido seja negado, pode haver impacto na
disponibilidade do LOJUXTA, forma farmacéutica capsulas duras
de 5 mg, 10 mg e 20 mg, para pacientes que dependem do
medicamento por meio de processos judiciais ou doacao. Por
outro lado, a aprovacao pode facilitar a manutencao do
fornecimento, mesmo com baixa demanda atual.

Importante ponderar, o LOJUXTA (mesilato de
lomitapida) € um medicamento especializado indicado para o
tratamento da hipercolesterolemia familiar homozigodtica (HFHo),
uma condicao genética rara e grave que causa niveis
extremamente elevados de colesterol LDL (lipoproteina de baixa
densidade), aumentando significativamente o risco de doencas



cardiovasculares precoces. A HFHo é uma condicao rara, com
impacto significativo na qualidade e na expectativa de vida do
paciente. A lomitapida age diretamente na reducao do LDL-C, o
que é crucial no manejo dessa condicao. No entanto, o
medicamento deve ser usado em conjunto com outras
intervencdes terapéuticas e sob acompanhamento rigoroso de
um especialista.

A medida de exigir que a empresa disponibilize a
versao impressa da bula aprovada no Brasil junto ao
medicamento importado com rotulagem em lingua estrangeira é
uma estratégia prudente para mitigar os riscos de uso incorreto
do LOJUXTA. Outra acao necessaria é a disponibilizacao de um
canal direto de comunicacao com a empresa para esclarecer
dldvidas sobre o uso do medicamento. Essa abordagem equilibra
0 acesso ao medicamento com as exigéncias de seguranca para
pacientes e profissionais de salde.

Contudo, apesar da medida de mitigacao ser valida
como solucao temporaria, € importante que a autorizacao
excepcional seja condicionada a um prazo definido para que a
empresa regularize integralmente a rotulagem no idioma oficial,
garantindo conformidade plena com as exigéncias regulatérias
brasileiras.

Deste modo, o entendimento favoravel a
importacao excepcional devera prevalecer para um novo
ciclo anual de tratamento dos referidos pacientes,
devendo essa Chiesi Farmacéutica Ltda se adequar as
regras sanitarias brasileiras para comercializar o
produto no mercado nacional, até a conclusao do
proximo ciclo anual de tratamento, ainda que seja para
atender pacientes sob as condicoes de doacao ou
judicializacao.

3. Voto

Diante do exposto, VOTO FAVORAVEL a solicitacéo de
excepcionalidade de importacao do medicamento mesilato de
lomitapida, com material de rotulagem do pais de origem,
contendo informacdes em inglés, para o cumprimento de um
novo ciclo anual de tratamento dos pacientes atendidos via
doacao ou judicializacao, desde que a empresa disponibilize a
versao impressa da bula aprovada no Brasil junto ao
medicamento importado e um canal direto de comunicacao com



a empresa para esclarecer duvidas sobre o uso do medicamento
com rotulagem estrangeira, devendo a empresa se adequar as
regras sanitarias brasileiras para comercializar o produto no
mercado nacional, ainda que sob as condicbées de doacao ou
judicializacao, até a conclusao do préximo ciclo anual de

tratamento.

E este 0o voto que encaminho para decisdo final da
Diretoria Colegiada da Anvisa, por meio do Circuito Deliberativo.

Documento assinado eletronicamente por Meiruze Sousa
o8 Freitas, Diretora, em 02/12/2024, as 16:00, conforme
sel o horério oficial de Brasilia, com fundamento no § 32 do art. 4°
*J 1 do Decreto n? 10.543, de 13 de novembro de 2020
http://www.planalto.gov.br/ccivil 03/ ato2019-
2022/2020/decreto/D10543.htm.

assinatura -
eletrbnica

y A autenticidade deste documento pode ser conferida no site
=t hitps://sei.anvisa.gov.br/autenticidade, informando o cédigo
4 verificador 3273408 e o cédigo CRC DOEF70DO.

Referéncia: Processo n2 .
25351.822601/2024-01 SEIn?2 3273408


http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_ato2019-2022/2020/decreto/D10543.htm
https://sei.anvisa.gov.br/sei/controlador_externo.php?acao=documento_conferir&id_orgao_acesso_externo=0

	Voto 244 (3273408)

