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1. DO RELATORIO E DA ANALISE

Trata-se de pedido de abertura de processo de regulagdo, com apresentagéao de
minuta que visa regulamentar o tema n? 11.1 - Acesso expandido a dispositivos médicos,
constante da Agenda Regulatéria 2021-2023, cujo objetivo envolve uma adequacao de
processo regulatério que atualmente ocorre de forma pontual na Anvisa (tratado como
excepcionalidade), e que ainda ndo possui critérios definidos tanto para a concessédo quanto
para o acompanhamento dos pacientes que participam de programas na modalidade “uso
compassivo”. Dessa forma, pretende-se regulamentar o processo de submissao e avaliagéo,
com estabelecimentos de critérios técnicos para acesso a dispositivos médicos e de ritos para
o acompanhamento de eventos adversos ocorridos durante a utilizagdo de dispositivos
médicos que ndo possuem o registro sanitario e as evidéncias completas de seguranca e
eficacia.

De acordo com a Agéncia Europeia de Medicamentos (EMA), o uso compassivo
€ definido como “o uso de um medicamento ndo autorizado fora de um ensaio clinico em
pacientes individuais sob condi¢cdes estritamente controladas”. Ja a Food and
Drug Administration (FDA) define o acesso expandido como uma via potencial de acesso,
para pacientes com condicdo séria e debilitante ou com risco de morte, a um dispositivo
médico experimental, que nao foi aprovado ou liberado por ela, para tratamento fora dos
ensaios clinicos. Aquela Agéncia reconhece, ainda, que ha circunstancias em que
um dispositivo experimental € a Unica opcao disponivel para pacientes que enfrentam uma
condicdo séria ou com risco de morte.

Embora os Estados Unidos (EUA) e os paises da Unido Europeia (UE) possuam
mecanismos associados ao uso de produtos ndo aprovados, em alguns paises, como 0
Japdo, até maio de 2015, ndo existia mecanismo equivalente; em vez disso, produtos néo
aprovados eram utilizados sob a discricionariedade do médico, por meio da Lei dos
Praticantes Médicos do Japao ou de outros mecanismos, como Advanced Medical Care B.



A utilizagdo desses mecanismos especiais de acesso é historicamente mais
difundida para medicamentos, sendo o uso compassivo para dispositivos médicos um cenario
mais restrito, uma vez que muitos paises sequer possuem regras especificas. E o que ocorre
na Unido Européia, onde apenas o0s medicamentos possuem mecanismos de uso
compassivo e somente sdo aplicaveis durante, ou apos, 0s ensaios clinicos, porque sao
necessarias algumas evidéncias para confirmar a seguranca e eficacia.

A FDA possui uma das regulamentagbes mais elaboradas para aprovacdo de
acesso especial a dispositivos médicos ainda ndo aprovados, sendo 0 uso compassivo um
caminho para pacientes acessarem dispositivos experimentais, aos quais o medico
responsavel pelo tratamento acredita oferecer um beneficio no diagnéstico, monitoramento ou
tratamento de doenca ou condicao.

O uso compassivo pode ser o caminho de acesso a dispositivos que estédo
sendo estudados em um ensaio clinico, para pacientes que ndo atendem aos requisitos para
inclusdo na investigacdo clinica. E, também, para dispositivos que ndo estdo sendo
estudados em uma investigacao clinica, normalmente aprovada para pacientes individuais ou
pequenos grupos. Considerando a modalidade denominada “uso compassivo” a FDA adota
0Ss seguintes critérios para concessao:

e O paciente apresenta uma doenga ou condi¢cao grave ou
com risco de morte;

e Na&o haterapia alternativa comparavel ou satisfatéria para
diagnosticar, monitorar ou tratar a doenca ou condicéo; e

e O beneficio potencial para o paciente justifica os riscos
potenciais do dispositivo experimental.

Ressalta-se que a FDA n&o pode exigir que uma empresa forneca um
dispositivo experimental para uso compassivo, devendo o fabricante primeiro concordar em
fornecé-lo, caso um médico licenciado pretenda obté-lo para um paciente individual. Se o
fabricante do dispositivo concordar em fornecé-lo para uso compassivo, ha dois processos
diferentes a seguir para obter a aprovacdo do FDA, dependendo se ha ou ndo um ensaio
clinico previamente aprovado para o dispositivo.

No Brasil 0 "acesso expandido de medicamentos" recebe definicdo distinta do
"uso compassivo de medicamentos", conforme se observa da Resolugcdo da Diretoria
Colegiada n® 38, de 2013:

VIlI- programa de acesso expandido: programa de disponibilizacdo de medicamento novo,
promissor, ainda sem registro na Anvisa ou nio disponivel comercialmente no pais, que
esteja em estudo de fase Ill em desenvolvimento ou concluido, destinado a um grupo de
pacientes portadores de doencas debilitantes graves e/ou que ameacem a vida e sem
alternativa terapéutica satisfatdria com produtos registrados;

X- programa de uso compassivo: disponibilizagdo de medicamento novo promissor, para
uso pessoal de pacientes e ndo participantes de programa de acesso expandido ou de
pesquisa clinica, ainda sem registro na Anvisa, que esteja em processo de
desenvolvimento clinico, destinado a pacientes portadores de doengas debilitantes graves
e/ou que ameacem a vida e sem alternativa terapéutica satisfatéria com produtos
registrados no pais;

As definicbes empregadas pela Anvisa seguem harmonizac¢ao internacional
com paises que adotam as praticas de acesso expandido e uso compassivo de medicamentos

e se encontram atreladas tanto a fase de desenvolvimento dos medicamentos quando ao
status de registro/comercializagao desses produtos.



Com relacao aos dispositivos médicos, as caracteristicas de desenvolvimento
sao distintas e, especificamente no cenario clinico, requerem adaptacdo para adequar e
unificar os conceitos de acesso expandido/uso compassivo, considerando que eles nao
seguem os ritos de avaliagao clinica nas mesmas fases e metodologias empregadas para os
medicamentos.

Deste modo, considerando as peculiaridades do processo relativo ao acesso a
dispositivos médicos ainda ndo aprovados, devem ser realizadas considerac¢des especificas e
a adoc¢ao da expressao “uso compassivo de dispositivos médicos” pode se direcionar a todas
as circunstancias que envolvam a autorizacdo de uso de dispositivos médicos, por parte
dos desenvolvedores/fabricantes, para pacientes portadores de doencas debilitantes graves
gue ameacem a vida, onde néo ha terapia comercialmente disponivel e o beneficio potencial
para o paciente justifique os riscos potenciais do dispositivo médico sem registro na Anvisa.

Da mesma forma empregada na 4rea de medicamentos, existem critérios e
procedimentos a serem adotados na area de dispositivos médicos que permitam a avaliagao
acerca do racional formulado pelos desenvolvedores para a execucao de programas de “uso
compassivo de dispositivos médicos”, assim como o estabelecimento de diretrizes para o
monitoramento dos eventos adversos ocorridos entre os participantes desses programas. A
presente proposta normativa envolve tanto delimitar o escopo de casos que podem se
configurar como “uso compassivo”, como estabelecer ritos para o acompanhamento de
eventos adversos ocorridos durante a utilizagéo de dispositivos médicos que ndo possuem o
registro sanitério e as evidéncias completas de seguranca e eficacia.

A proposta de norma nao possui impacto expressivo em nenhum dos demais
temas/projetos da agenda regulatéria considerando a natureza excepcional dos eventos que
serao regulamentados.

Ademais, a proposta representa 0 mesmo "custo regulatorio" para os usuarios,
considerando que ela adota os mesmos tramites e documentacéo similar ao, ja estabelecido,
"uso compassivo de medicamentos", sem aumento excessivo de custos para o usuario dos
servicos prestados, ndo provocando, igualmente, aumento expressivo na despesa
orcamentaria ou financeira dos desenvolvedores que optarem pela criagcdo de programas de
"uso compassivo". Ressalta-se que se trata de uma opcédo voluntaria e independente de
atuacdo da Anvisa, ndo repercutindo de forma substancial em politicas publicas de
saude, econdmicas ou sociais, pois regulamenta o acesso de pacientes a produtos em fase
de desenvolvimento de maneira extremamente pontual, com um grau de excepcionalidade
extrema que atrai a necessidade de dispensa de analise de impacto regulatério, por baixo
impacto, nos termos do Decreto n® 10.411, de 2020, que regulamenta a AIR, e da Portaria n®
162, de 2021, que trata da melhoria da qualidade regulatéria na Anvisa.

Assim, partido das premissas ora apresentadas e com base no Parecer
n® 8/2021/SEI/CPPRO/GGTPS/DIRE3/ANVISA (SEI! 1432558), apresentado pela GGTPS a
Terceira Diretoria, vislumbra-se a necessidade de abertura do presente processo de
regulacdo, com dispensa de AIR por baixo impacto e a submissdo da minuta proposta a
Consulta Publica pelo periodo 45 de dias, para participacao da sociedade.

2. DO VOTO

Diante do exposto, VOTO FAVORAVELMENTE a abertura do presente
processo de regulacdo, com dispensa de AIR por baixo impacto e submissdo da proposta
normativa a Consulta Publica pelo periodo de 45 dias.

E o voto que submeto a discussao e deliberagdo desta Diretoria Colegiada.
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Documento assinado eletronicamente por Cristiane Hose Jourdan Gomes, Diretor, em
26/05/2021, as 13:56, conforme horario oficial de Brasilia, com fundamento no art. 6%, §
19, do Decreto n® 8.539, de 8 de outubro de 2015
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_Ato2015-2018/2015/Decreto/D8539.htm.
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" https:/sei.anvisa.gov.br/autenticidade, informando o codigo verificador 1459657 e o cédigo
o n-.' CRC A724EFD3.
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