=
-

. ANVISA

Agencia Macional de Vigilancia Sanitaria

VOTO N2 259/2025/SEI/DIRETOR-PRESIDENTE/ANVISA

Processo n2 25351.938160/2025-31

Expediente n?1280717/25-4

Analisa a Solicitacao de uso do
produto para paciente especifico
conforme decisao do STF.
Resolucao-RE 2.813, de 24 de
julho de 2025, publicada na
Edicao Extra do Diario Oficial do
dia 24/07/2025. Suspensao do
medicamento de terapia génica
Elevidys® (delandistrogeno
moxeparvoveque) no Brasil.

Relator: Leandro Pinheiro Safatle (Diretor-Presidente)

1. Relatorio
Trata-se

do Oficio Ne

1910/2025/COAJUD/CGPJUD/DJUD/SE/MS [3845818] que informa
gue mediante o Oficio n°® 02965/2025/SGCT/AGU (0050007890),
da Advocacia-Geral da Uniao, Secretaria Geral de Contencioso,

Coordenacao-Geral Juridica,

recebido pelo Departamento de

Gestao das Demandas em Judicializacao na Saude - DJUD/SE/MS,
foi ~encaminhada a decisao proferida pelo Ministro André
Mendonca no bojo da Reclamacao Constitucional 75.360, que
determinou a importacao e infusao da terapia génica Elevidys®
(delandistrogeno moxeparvoveque) e aponta o que se segue :

Diante do exposto, determino a Uniao que, no prazo
improrrogavel de 5 (cinco) dias, adote as seguintes
providéncias: i) Estabeleca contato com a familia do
reclamante, por telefone e/ou meio eletrénico eficaz, a
fim de, em comum acordo, fixarem data e local para a
realizacao do procedimento de infusao do farmaco,
colhendo e juntando aos autos comprovacao do contato e
do consenso quanto a agenda proposta; ii) Agende a
realizacao do procedimento de infusao do medicamento



no prazo maximo de 10 (dez) dias, contados do primeiro
contato efetivo com a parte/familia, informando nos
autos, de imediato, a data aprazada, o horario, a unidade
de saude e o profissional responsavel; iii) Adote todas as
medidas necessarias para colmatar as lacunas que
vém impedindo o cumprimento da decisao de fornecer o
medicamento ao reclamante, inclusive, se for o caso: (a)
solicitando e viabilizando, com prioridade, a realizacao de
exames médicos adicionais estritamente indispensaveis a
seguranca do ato; (b) assegurando a aquisicao e
disponibilidade do farmaco em tempo habil; (c) indicando
e garantindo a vaga em unidade hospitalar (rede propria,
contratada ou conveniada) com aparato compativel para
a infusao, equipe habilitada e suporte necessario, de
modo a concretizar a tutela na data aprazada com a
familia e dentro do lapso temporal maximo de 10 (dez)
dias, acima fixado; iv) Comprove, a cada etapa, nos
autos, a pratica dos atos determinados, juntando
documentos idéneos (comprovantes de contato, agenda,
notas de empenho/fornecimento, qguias, laudos
autorizacao de procedimento, reserva de leito/equipe),
bem como informando, de imediato, qualquer
intercorréncia relevante que exija ajuste de providéncias
pelo Juizo.

Assim, descreve que cuida-se da reclamacao n¢
75.360/MT proposta pelo menor M. V. C. M., representado por sua
genitora, em face da decisao monocratica, proferida nos autos do
agravo de instrumento n? 1036384- 37.2024.4.01.0000, por meio
da qual o Desembargador relator no Tribunal Regional Federal da
12 Regiao indeferiu o pedido de tutela recursal, formulado pelo
paciente, objetivando impor a Uniao o fornecimento do
medicamento Elevidys.

Esclarece, adicionalmente, que o Departamento de
Gestao das Demandas em Judicializacao na Saude do Ministério
da Saude - DJUD/SE/MS tem competéncia para atender as
demandas judiciais, de natureza individual, que tenham por
objeto impor a Uniao a aquisicao de medicamentos, insumos,
material medico-hospitalar e a contratacdo de servigos
destinados aos usuarios do Sistema Unico de Saude (SUS), nos
termos do Decreton?211.798, de 28 de novembro de 2023.

Aponta, também, que a ANVISA suspendeu
temporariamente a comercializacao, a distribuicao, a fabricacao,
a importacao, a propaganda e o uso do medicamento de terapia
génica Elevidys® (delandistrogeno moxeparvoveque) no Brasil,
conforme RE 2.813/2025, publicada na Edicao Extra do Diario



Oficial do dia 24/07/2025, e que o supracitado Departamento
encontra-se em situacao de impossibilidade fatica de
cumprimento da decisao judicial em comento, proferida pelo
Ministro André Mendonca, oriunda do Supremo Tribunal Federal.

Nesse contexto, destaca que foi encaminhado ao
referido Departamento, a Nota 00725/2025/CONJUR-
MS/CGU/AGU (0050652431), advinda da Consultoria Juridica
Junto ao Ministério da Saude - CONJUR/MS, que orientou que a
inexisténcia de registro vigente nao constitui ébice suficiente ao
cumprimento da decisao, tendo em vista que a ultima decisao
proferida pelo STF (22/08/25) é posterior a decisao de suspensao
do registro da medicacao pela ANVISA. Desse modo, entendeu a
CONJUR/MS que o STF compreendeu que a inexisténcia de
registro vigente nao constitui obstaculo ao fornecimento da
medicacao no caso especifico do menor M. V. C. M.,

Assevera, portanto, que a CONJUR/MS sugeriu, em
conclusao, o contato com a empresa Roche para as tratativas
voltadas a importacao do medicamento, e a esta Agéncia
Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) para a autorizacao
excepcional de importacao do medicamento com o objetivo de
dar cumprimento a decisao judicial em comento.

Desse modo, visando garantir o cumprimento da
determinacao judicial, o referido Departamento instou a
farmacéutica Roche para solicitar informacdes atualizadas sobre
o cenario de importacao, comercializacao e infusao do
medicamento Elevidys no Brasil, por meio do e-mail
(0050655893). Oficio 1910 (0050655262) SEI
00737.025979/2024-08 / pg. 2 8. Em resposta, aponta, que a
empresa farmacéutica que informou, através do Oficio
(0050655895), o0 que seque:

"PRODUTOS ROCHE QUIMICOS E FARMACEUTICOS S.A.
(“Roche”), com filial Avenida Engenheiro Billings, 1638 -
Cond. Jaguaré Busines Park - Jaguaré - CEP 05321-010 -
Sao Paulo /SP (“Roche”), por seus representantes legais
abaixo assinados, vem, respeitosamente a presenca de
Vossas Senhorias, em resposta ao e-mail de 24 de
setembro de 2025, referente ao fornecimento do
medicamento delandistrogene moxeparvoveque, expor o
tanto quanto seqgue.

Conforme informado na reuniao realizada na tarde de
hoje, a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitéria
(“ANVISA’) decidiu no dia 24.7.2025 suspender
temporariamente, por medida de precaucao, a
comercializacao, a distribuicao, a fabricacao, a



importacao, a propaganda e o uso do medicamento
Elevidys® (delandistrogeno moxeparvoveque)
(“Elevidys”) no Brasil. A suspensao foi formalizada por
meio da Resolucao N2 2.813/2025 e segue em vigor,
tendo sido implementada para que fossem levantadas
informacodes adicionais a respeito de recentes casos fatais
de insuficiéncia hepatica aguda em pacientes tratados
com o Elevidys nos Estados Unidos (mais informacdes
disponiveis clicando aqui). Importante relembrar
também que, apdés a implementacdao da suspensao
temporaria, a ANVISA permitiu excepcionalmente o uso
do Elevidys por 2 (dois) pacientes brasileiros, cujas
unidades do medicamento ja haviam sido previamente
autorizadas e importadas (informacao disponivel clicando
aqui). Sendo assim, caso a ANVISA estabeleca excecao
similar permitindo a comercializacao, importacao e o uso
do Elevidys para atendimento de novo(s) paciente(s), a
Roche entende que estaria em posicao de fornecer a
unidade do medicamento, desde que observadas todas as
etapas do fluxo de procedimentos aplicaveis para o
fornecimento de cada tratamento, conforme ja
estabelecido no Contrato n? 159/2025 e documentos a
ele atrelados e respeitando aos prazos ja acordados. Na
hipotese de eventual autorizacao em carater excepcional,
a Roche entende que possivelmente o fornecimento do
medicamento poderia ocorrer sob a cobertura do
Contrato n? 159/2025, sob o qual ha 2 (duas) unidades
do tratamento ainda pendentes de utilizacao pelo
Ministério da Saude. Nessa oportunidade, a Roche reitera
o teor do documento intitulado “Informacdes Clinicas e
de Seguranca”, encaminhado ao Ministério da Saude no
dia 20.3.2025, no sentido de que (i) a indicacao aprovada
no Brasil, pela ANVISA, permite o tratamento de
pacientes deambuladores pediatricos de 4 a 7 anos de
idade com distrofia muscular de Duchenne (DMD); e (ii)
recai sobre o médico prescritor do medicamento cuja
indicacao ainda nao tenha sido aprovada pela ANVISA
(“offlabel”) a responsabilidade pelo gerenciamento de
efeitos adversos eventualmente experimentados por
pacientes brasileiros. Por fim, informa-se que sobre as
discussdes com a ANVISA sobre a suspensao temporaria
aguarda-se, neste momento, a andlise da agéncia
reguladora em relacao as informacdes complementares
ao cumprimento de exigéncia, submetidas pela Roche
em 04/09/2025. A Roche mantém um didlogo
construtivo e colaborativo com a agéncia para reverter a
suspensao e, assim, retomar a comercializacao e a
infusao do Elevidys no Brasil.

Dessa forma, tendo em vista o esgotamento do prazo



fixado pela decisao judicial e a possibilidade de
responsabilizacao pessoal dos gestores do Ministério da Saude,
solicitou a analise emergencial para autorizacao excepcional da
importacao e infusao da terapia génica para o caso especifico do
autor da Reclamacao n? 75.360/MT, nos moldes da Nota Técnica
ne 27/2025/SEI/GSTCO/GGBIO/DIRE2/ANVISA, inclusive com a
necessidade de assinatura do termo de responsabilidade pelos
representantes legais, com a urgéncia que o caso requer.

é o0 breve relatério.

2. Analise

O pleito em questdo foi analisado pela Geréncia de
Sangue, Tecidos, Células, Orgaos e Produtos de Terapias
Avancadas GSTCO/GGBIO e pela Geréncia Geral de Portos
Aeropostos e Fronteiras (GGPAF) que se manifestaram,
respectivamente, mediante a Nota Técnica ne
40/2025/SEI/GSTCO/GGBIO/DIRE2/ANVISA [3846509] e Nota
Técnica n?2 126/2025/SEI/PAFME/GCPAF/GGPAF/DIRE5/ANVISA
[3847416].

A GSTCO apontou em Nota o que se segue :

" O registro de Elevidys® no Brasil foi concedido pela
Anvisa em 2 de dezembro de 2024, por meio da
Resolucao-RE n? 4.486/2024, em carater excepcional e
sob condicbes especificas, restrito a pacientes
deambuladores, entre 4 e 7 anos, com diagndstico
confirmado de Distrofia Muscular de Duchenne (DMD),
auséncia de delecao nos éxons 8 e/ou 9 e cumprimento
de protocolos de monitoramento e manejo de risco.

Posteriormente, novas informacdes de eventos adversos
graves publicadas pela Food and Drug Administration
(FDA) relataram trés o&bitos relacionados a terapias
génicas baseadas no vetor AAVrh74, tecnologia utilizada
no Elevidys® e desenvolvida pela empresa Sarepta
Therapeutics. Dois desses casos envolveram pacientes
pediatricos nao deambuladores com DMD tratados com
Elevidys®; o terceiro referiu-se a um paciente adulto
com distrofia muscular de cinturas, submetido a produto
experimental com o mesmo vetor viral. Em todos os
casos, houve evolucao para insuficiéncia hepatica aguda
com desfecho fatal. Embora tais eventos nao tenham
sido notificados no Brasil, o carater inovador e de alto
risco do produto, aliado as incertezas sobre seu perfil de
seguranca, justificou a adocao imediata de acao
regulatdria preventiva e cautelar, nos termos do art. 11



da RDC n? 505/2021, do art. 72 da Lei n? 6.360/1977 e
do art. 45 da Lei n2 9.784/1999. Assim, a Anvisa publicou
a Resolucao-RE ne  2.813/2025, suspendendo
temporariamente o uso do medicamento até a
reavaliacao de seu balanco beneficio-risco.

Desde entao, foram instaurados procedimentos de
investigacao sanitaria e didlogo técnico com a empresa
detentora do registro no Brasil, Produtos Roche Quimicos
e Farmacéuticos S.A.. Em 5 de setembro de 2025, a
empresa apresentou relatoérios adicionais de
investigacao, atualizacao do perfil de seguranca e
propostas de estratégias complementares de mitigacao
de risco, atualmente em andlise pela Agéncia, com o
apoio de especialistas ad hoc em DMD.

Diante desse cendrio,b em casos de autorizacao
excepcional determinada judicialmente, recomenda-se
gue a utilizacao clinica do Elevidys® seja precedida de:

avaliacao individualizada pela equipe médica
assistente, com experiéncia comprovada em DMD;

supervisao por hepatologista, com especial atencao
as adverténcias sobre toxicidade hepatica descritas na
bula do medicamento;

exames complementares de imagem e funcao
hepatica, quando viaveis, para afericao da aptidao
clinica do paciente;

obtencao de concordancia dos médicos
responsaveis e de consentimento formal dos
representantes legais, devidamente assinado, mediante
ciéncia expressa sobre os riscos envolvidos no uso de
produto de terapia génica suspenso para investigacao de
seguranca frente a eventos adversos graves;

monitoramento clinico rigoroso, conforme determina
a bula do medicamento, sobretudo em relacao a eventos
adversos hepaticos, em consonancia com os fundamentos
da medida cautelar vigente."

Por sua, vez a GGPAF, informou o0 seguinte:

"No Brasil, as importacoes de bens e produtos sujeitos ao
controle sanitdrio sao reguladas pela RDC n2 81, de
2008, a qual determina no Capitulo Il - Disposicoes
Gerais de Importacao, que somente sera autorizada a
importacao de bens e produtos sob vigilancia sanitaria
gue atendam as exigéncias sanitarias de que trata a
norma e outros regulamentos técnicos, no tocante a
obrigatoriedade, no que couber, de registro, notificacao,
cadastro, autorizacao de modelo, isencao de registro, ou
qualquer outra forma de controle regulamentada pela



Anvisa.
CAPITULO Il - DISPOSICOES GERAIS DE IMPORTACAO

A importacao de bens ou produtos sob vigilancia sanitaria
deverd ser precedida de expressa manifestacao favoravel
da autoridade sanitaria, na forma deste Regulamento.

1. Somente sera autorizada a importacao, entrega ao
CONsSumMo, €exposicao a venda ou a salde humana a
qualquer titulo, de bens e produtos sob vigilancia
sanitaria, que atendam as exigéncias sanitarias de que
trata este Regulamento e legislacao sanitaria pertinente.

1.1. Os bens e produtos sob vigilancia sanitaria,
destinados ao comércio, a industria ou consumo direto,
deverao ter a importacao autorizada desde que estejam
regularizados formalmente perante o Sistema Nacional
de Vigilancia Sanitdria no tocante a obrigatoriedade, no
que couber, de registro, notificacao, cadastro, autorizacao
de modelo, isencao de registro, ou qualquer outra forma
de controle regulamentada pela Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria.

Conforme publicado no Diario Oficial da Uniao, a
Comercializacao, Distribuicao, Fabricacao, Importacao,
Propaganda e Uso do medicamento ELEVIDYS,
regularizado na Anvisa sob numero 1.0100.0676.001-8
esta suspensa desde 24/07/2025, por meio da Resolucao-
RE n? 2.813, de 24 de Julho de 2025, e encontra-se
vigente. Portanto, a importacao do medicamento nao
seria regular.

Esclarecemos que, caso seja concedida a autorizacao para
importacao excepcional pela Diretoria Colegiada da
Anvisa, caberd ao importador submeter o processo de
importacao para analise por meio de peticionamento
nesta Agéncia, conforme "Manual: Peticionamento de
LI/LPCO com pagamento integrado PCCE", disponivel em
https://www.gov.br/anvisa/pt-
br/centraisdeconteudo/publicacoes/portos-aeroportos-e-
fronteiras, e incluir na aba "Documentos Anexados" da
LPCO a copia do Oficio de autorizacao para importacao
em carater excepcional, ou outro documento autorizador,
e informar no formuldrio que se trata de importacao
autorizada por excepcionalidade.

Importante mencionar que a autorizacao de importacao
em carater excepcional de produto sujeito a fiscalizacao
sanitaria sem regularizacao na Anvisa nao implica dizer
gque o importador esta isento de cumprir os demais
requisitos estabelecidos pela Resolucao RDC n¢ 81, de
2008, bem como demais normativas pertinentes, para
fins de liberacao sanitaria da importacao."



https://www.gov.br/anvisa/pt-br/centraisdeconteudo/publicacoes/portos-aeroportos-e-fronteiras

Dessa forma, conclui a GSTCO, que considerando o
exposto, orienta-se que, no caso excepcional de autorizacao
judicial para importacao e infusao do Elevidys®, a decisao clinica
seja devidamente fundamentada em avaliacao médica
individualizada, com adocao das medidas de precaucao e
monitoramento acima elencadas, em estrita observancia as
condicdes de seguranca que justificaram a suspensao regulatoria
do produto. Ressalta, ainda, que toda suspeita de evento adverso
deve ser comunicada a Anvisa por meio do Sistema Notivisa, e
reforca que todas as notificacbes sao fundamentais para o
monitoramento em  farmacovigilancia, possibilitando a
atualizacao do perfil de seguranca dos produtos e a deteccao de
NOVOS riscos associados ao seu uso.

Conforme informacdes prestadas GGPAF o
importador deverd submeter o processo de importacao para
analise por meio de peticionamento nesta Agéncia, conforme
"Manual: Peticionamento de LI/LPCO com pagamento integrado
PCCE",disponivel em https://www.gov.br/anvisa/pt-
br/centraisdeconteudo/publicacoes/portos-aeroportos-e-
fronteiras, e incluir na aba "Documentos Anexados" da LPCO a
copia do Oficio de autorizacao para importacao em carater
excepcional, ou outro documento autorizador, e informar no
formulario que se trata de importacao autorizada por
excepcionalidade.

A area destaca, ainda, que a autorizacao de
importacao em carater excepcional de produto sujeito a
vigilancia sanitaria sem registro na Anvisa nao implica dizer que
o importador estd isento de cumprir os demais requisitos
estabelecidos pela RDC n?2 81, de 2008, que dispbde sobre o
Regulamento Técnico de Bens e Produtos Importados para fins de
Vigilancia Sanitaria, bem como demais normativas pertinentes,
para fins de liberacao sanitaria da importacao.

3. Voto

Face o exposto, considerando que se trata de dar
cumprimento a decisao judicial, e que nao cabe avaliacao de
mérito pela Anvisa, manifesto-me, em carater ad
referendum, FAVORAVEL ao pleito e voto pelo
DEFERIMENTO da solicitacao.

Leandro Pinheiro Safatle
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Diretor-Presidente
Anvisa
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