Contribuicoes da Consulta Publica - Formulario ATS - Delandistrogeno moxeparvoveque deambuladores de 4 a 7 anos
Distrofia Muscular de Duchenne - Conitec

Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:
(eressds ne ’E -Eu acho que deve ser incorporafio no SUS, E - sim,, con'.10 (;uidador ou respo.nsével, Qual:, Positivoe 32 - N3o a_Nio a_N3o
tema E um medicamento extremamente importante facilidades: Vi criangas fazerem coisas que antes de
para dar qualidade de vida para criangas com receber o medicamento era impossivel. Elevidys e vida.,
06/06/2025 DMD, todos merecem a oportunidade de viver  Negativo e dificuldades: Nenhuma
mais e melhor.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Nédo 42 - N3o a_ Nio
ou cuidador de
paciente
06/06/2025
Erencsionallte a-Eu achc? que deve ser inco.rpor:?do no SUS, 2. Ndo 2 —.S.im, como p'rofissional de saude, Qual:, a_Nio a_N3o
R Tenho um filho portador de distrofia muscular Positivo: , Negativo:
de Duchenne e tive dois primos com a mesma
06/06/2025 doenca que n3o tiveram a oportunidade de
tomar a medicagdo que tras esperanca pra
criangas que aos 10 anos de vida estdo
cadeirantes e na segunda década de vida
muitos vao a dbito, elevidys é esperanga para
muitas criangas!
Paciente 12- E.u a.cho que dev.e serincorporado no SUS, 22 - Ndo 3a- Sim, como paciente, Qua.l: . a_Nio 2_Nio
é muito importante ja que ndo ha nenhuma Prednisona,deflaxcorte, coezima g-10, célcio
06/06/2025 medicamento mais promissor que esse pra mais vitamina d3,carnetina, Positivo: Melhoria
doenga e, Devido a gravidade da doenga ndo é na fadiga leva mais tempo pra senti cansado e
apenas fica confinado a cadeira de rodas o quando ha fadiga ha um recuperagdo mais
probrema do doenga, E também ter uma rapido desse fadiga. , Negativo: Nenhuma
morte precoce em alguns casos com
expectativa de vida 24 ano, s em outro aos 30
ano porque todos érgdos vitais como coragdo e
diafragma sdo antigidos
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsdavel, Qual: Elevidys, 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a _ A Distrofia Muscular de a_Nio

ou cuidador de
paciente

06/06/2025

Gratiddo a Anvisa, ao Ministros Gilmar Mendes
que negdcio a compra do medicamento e hoje
gratiddo CONITEC por ajudar a salvar vidas,
todos médicos precisam sabem mais sobre
multacao genética ndo sabemos quem sera a
préoxima familia.

Positivo e facilidades: A volta da forga muscular em
criangas com distrofia Muscular de Duchenne mudando o
percurso da doenca e ndo permitindo a morte precoce,
Negativo e dificuldades: O governo ndo estrega a
medicagdo para criangas de 4 anos esperando a doenga
avangar até os 8 anos para mudar o percurso da doenca
quanto antes

Codicorde, Positivo: Atrasa a doenga em 5%.,
Negativo: A crianga ndo para de morrer a cada
dia e ¢ uma morte lenta e dolorosa os pulmao
ficam fraco a crianga vai perdendo peso e tem
baixa oxigenagdo passa a usar bipap mais o
coragdo fica fraco até parar, Por favor salve
essas criangas sdo anjos sem pecado

Duchenne cada crianga é um
caso diferente umas criangas
a doenga vem mais forte.
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Contribuiu
como:

inido, comentario:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Familiar, amigo : v rin a. ?im, comg cuifjador ou r.evsponsével, Qual:  42_pNao 52 Nao
ou cuidador de Este medicamento é muito importante para o Corticoide e vitamina D, Positivo: Nenhuma,
K paciente, uma vez que acima de Deus sua Unica Negativo: A crianga engordou muito e estd
paciente esperanca é esss vacina, ndo existe nenhuma perdendo os movimentos miolo rapido, sente
06/06/2025 outra medicagdo capaz de ajudar no dores apenas ao pega-lo no colo, pois ndo
tratamento, é. Uito triste ver uma crianga consegue mais subir escadas ou andar sem
perdendo seus movimentos e condenada ao apoio.
sofrimento até sua morte, por ndo ter
condigBes de pagar um tratamento tdo caro e
muitas vezes ndo conseguir nem consulta.
Imploramos pela inclusdo desde medicamento
no SUS. Olhem para estes casos com amor e
caridade, essas criangas ndo podem morrer por
omissao.
Erencsionallte 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2, Sim,, como profissional de saude, Qual: 2 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o - Nio

saude

11/06/2025

A Distrofia Muscular de Duchenne é uma
doenga neuromuscular progressiva e
degenerativa, com curso irreversivel, redugdo
da expectativa de vida e morte prematura até
30 anos de vida. Decorre de mutagdes no gene
DMD que geram auséncia na produgdo da
proteina distrofina. Mesmo antes de morrer,
ha graves impactos na qualidade de vida e
funcionalidade, como perda da marcha entre
10-13 anos de idade, complicagdes
respiratorias, disfagia, perda de autonomia.
Gera altos custos com acompanhamento
multidisciplinar e reabilitagdo., A terapia génica
oferece a possibilidade de estabilizagdo
motora, através da produgdo de
microdistrofina, permitindo melhora da
qualidade de vida e funcionalidade em uma
doenga cujo curso até o momento é
invariavelmente progressivo. Apesar do alto
custo, é notdvel o beneficio motor nos estudos
pivotais apresentados com a medicagdo.
Outras vantagens é que a terapia génica ndo é
mutagdo especifica (como o Atalureno, por
exemplo), permitindo inclusdo de maior
numero de pacientes a serem tratados. A longo
prazo, alguns desfechos ainda sdo
desconhecidos, como o beneficio cardiaco e
respiratorio, mas ja ha estudos em andamento
com populagdes mais velhas. Apesar dos
cuidados importantes que demandam para a
infusdo, creio que os beneficios superem os
riscos e custos.

Delandistrogene moxeparvoveque (Elevidys) - Terapia

Génica para Distrofia Muscular de Duchenne, Positivo e

facilidades: Estabilizagdo do quadro motor (doenga é
progressivae degenerativa) e melhora da qualidade de

vida. Ndo é mutagdo especifica, podendo atender maior

numero de pacientes. Dose Unica. , Negativo e
dificuldades: Demanda acompanhamento médico
especializado e multidisciplinar, preferencialmente em
centro de referéncia. Uso prolongado de corticoide em
doses altas nos primeiros meses do tratamento. Alto
custo da medicagdo, tempo de durabilidade ainda ndo
estabelecido.

Corticoide e Atalureno, Positivo: Corticoide tem
evidéncia e é usado como padrdo no
tratamento da DMD, mas apenas reduz a
velocidade da perda de marcha em até 2 anos e
tem muitos efeitos colaterais com o uso
prolongado., O Atalureno prolonga o tempo de
marcha em grupo determinado de pacientes
(deambulantes) e é mutagdo especifica
(Nonsense), Negativo: Corticoide ndo evita
progressado, apenas reduz a velocidade da
perda de marcha em até 2 anos. Tem efeitos
colaterais importantes com o uso prolongado
(imunossupressdo, hiperglicemia, hipertensao,
baixa estatura, ganho de peso, acne e estrias,
osteoporose)., O Atalureno prolonga o tempo
de marcha em grupo determinado de pacientes
(deambulantes) e é mutagdo especifica
(Nonsense) - ndo é disponivel no SUS, tem alto
custo e é utilizado apenas em 1 grupo de
pacientes que tenham a mutagdo Nonsense
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
. a. i a_Nj3 a_N3
Profissional de Eu acho que deve sgr incorporado no SUS, Ndo Ndo a_N3o a_N3o
, Com certeza que o medicamento deve ser
saude . )
incorporado no SUS, pois se apresenta como
11/06/2025 Unica forma para o tratamento/estadiamento
da DMD, de forma a prover uma vida mais
digna as criangas e familiares que convivem
com a DMD
a._ i a_N3 a_gj issi ¥ . = ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser |nc.orporado no ?US, N3o 3 .SlrrT, como proflssmn:ﬂ (?e saud.e, Qual: 42 - N3o 52 N3o
. Como todo tratamento medicamentoso ha Corticoide Deflazacorte diario continuo,
ou cuidador de ; o
K riscos, porem, nada supera os danos causados Positivo: Leve controle do processo
paciente pela progressdo da fraqueza muscular na vida inflamatdrio dos musculos., Negativo:
11/06/2025 dos meninos com Duchenne! A ganhos Corticoide diario ndo interfere na progressao
advindos da terapia genica Elevidys compensa da doenga, a fraqueza muscular progressiva
todo acompanhamento necessario! E a chance persiste de forma severa, com perda da marcha
de alterar o ciclo dessa doenga devastadora. pelos 10 anos e morte pelos 20 anos.
- . a. i a_Nj3 a_N3
Familiar, amigo Eu acho que deve ser incorporado no SUS, Nao Ndo a_Nio a_Nio

Toda medicagdo aprovada pela Anvisa deve ser

ou culdador de disponibilizada pelo SUS é uma esperanca para

paciente

11/06/2025
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

18/06/2025

inido, comentario:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O medicamento Delandistrogeno
moxeparvoveque para pacientes
deambuladores de 4 a 7 anos de idade com
diagndstico de Distrofia Muscular de Duchenne
€ um grande avango no tratamento das
doengas neuromusculares, rapidamente
progressivas e incapacitante. Tenho
experiencia clinica e cientifica no manejo desse
perfil de pacientes das mais diversas idades e
conheco a histdria natural da doenga. Sdo
altamente incapacitantes ao longo de cada mes
da vida da crianga. Com o medicamento
observei claramente nas minhas 4 experiencias
dos primeiros pacientes a serem infudidos no
Brasil, uma evidente melhora da capacidade
motora. Atos como pular, subir e descer
escadas, levantar-se do chdo, correr tornaram-
se altamente funcionais, velozes. Hd um ganho
de atividade motora e forga muscular ja nas
primeiras semanas poés infusdo. A incorporagdo
do medicamento permitird que criangas na
faixa etaria estipulada atualmente consiga ter
uma evolugdo motora e ganhos funcionais
ainda no periodo que caminham, permitindo
assim o progndstico cada vez melhor diante de
uma doenga considerada uma das mais
progressivas e rapidamente incapacitante da
crianga

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

2, Sim,, como profissional de saude, Qual:
Delandistrogeno moxeparvoveque para pacientes
deambuladores de 4 a 7 anos de idade com diagndstico
de Distrofia Muscular de Duchenne, Positivo e facilidades:
Sou a fisioterapeuta responsdvel pelas avaliagdes motoras
e acompanhamentos periodicos dos pacientes ja
submetidos a infusdo do medicamento Delandistrogeno
moxeparvoveque para pacientes deambuladores de 4 a 7
anos de idade com diagndstico de Distrofia Muscular de
Duchenne em um dos Centros cadastrados na regido
Sudeste do Brasil. Ja foram realizados 4 infusdes, sendo
outro em fase de avaliagGes para infusdo préxima. No Dos
pacientes ja tratados, todos os pacientes foram avaliados
pré infusdo pelas escalas NSAA (north Star Ambulatory
Assessment) e testes cronometrados (time to rise e run).
Todos os pacientes apresentaram aumento do escore
total da NSAA, mas principalmente apresentaram queda
do tempo do teste Time to Rise, sendo em todos menor
do que 5 segundos (Zambon et al., 2021), ja na primeira
semana apés infusdo. Esse dados comprovam estudos
cientificos prévios, descritos com aumento do escore da
NSAA e diminuigdo do tempo no teste Time to Rise.,
Negativo e dificuldades: Nenhum efeito negativo na
funcionalidade motora. Todos os pacientes apresentaram
ganhos motores, aumento da funcionalidade, diminui¢do
do tempo de levantar do chao, tornando as criangas mais
rapidas para todas as atividades propostas

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

2 - Sim, como profissional de saude, Qual:
somente com medicamentos como corticoides,
Positivo: ndo ha estabilizagdo da evolugdo da
doencga. Apenas em alguns casos houve um
certo retardo na progressdo da doenga, mas
nada significativo, Negativo: aumento de peso,
irritabilidade, retardo no crescimento

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

42 - Sou a fisioterapeuta 2-Nao
responsavel pelas avaliagdes
motoras e acompanhamentos
periodicos dos pacientes ja
submetidos a infusdo do
medicamento
Delandistrogeno
moxeparvoveque para
pacientes deambuladores de
4 a7 anos de idade com
diagndstico de Distrofia
Muscular de Duchenne em
um dos Centros cadastrados
na regido Sudeste do Brasil. Ja
foram realizados 4 infusGes,
sendo outro em fase de
avaliagdes para infusdo
préxima. No Dos pacientes ja
tratados, todos os pacientes
foram avaliados pré infusdo
pelas escalas NSAA (north
Star Ambulatory Assessment)
e testes cronometrados (time
to rise e run). Todos os
pacientes apresentaram
aumento do escore total da
NSAA, mas principalmente
apresentaram queda do
tempo do teste Time to Rise,
sendo em todos menor do
que 5 segundos (Zambon et
al., 2021), ja na primeira
semana apos infusdo. Esse
dados comprovam estudos
cientificos prévios, descritos
com aumento do escore da
NSAA e diminuigdo do tempo
no teste Time to Rise.

Familiar, amigo a. Eu.acho que d.eve ser incorpo.rado~ no SUS, 2-Ndo a- Ndo 42 - N3o a_Nio
. Os pacientes precisam dessa medicagdo para
ou cuidador de : )
K terem qualidade de vida.
paciente
19/06/2025
a_ i a_N3 a_N3
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 32 - Nio 2 - Nio a_N3o

ou cuidador de
paciente

19/06/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo g—Euac’hc?quedevesermc.orporadonoSUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
ou cuidador de Esse remédio pode salvar a vida de tantos

ient brasileiros acometidos por Duchenne
paciente
19/06/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS a - ?im,, como cui(.:iador ou responsdvel, Qual: , Positivoe 32 - Ndo a_Nio a - N3o

. facilidades: , Negativo e dificuldades:

ou cuidador de
paciente
19/06/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema
19/06/2025
Familiar, amigo 1§—EugchoquedeYeserhmorpomdoﬁoSUS, 22 - Ndo 32- Ndo 2 _N3o 2 _Nio
ou cuidador de Todo cidadao tem direito aa saude. Pacientes

- com doencas raras e ultrarraras sao invisiveis e
paciente para eles o acesso a tratamentos e&#39,
19/06/2025 sempre mais dificil. Nao deveria ser.
Familiar, amigo a-Eu écho que devg sz.er incorporado no SUS, a —.S.im,, con')c? cuidador 9u responsével, Qual: Corticoide, 32 - N3do a_Nio 2_Nio
ou cuidador de Toda crianga tem o direito de ter um futuro Positivo e facilidades: Muito efeito colateral e tem

K digno e é nosso papel garantir isso. Criangas resultados limitamtes, Negativo e dificuldades: Impedi o
paciente com Duchenne se ndo tomas o medicamento crescimento e agride os érgaos
20/06/2025 sdo fadadas a um futuro de sofrimento e morte

precise.
a._ i a_ N3 a_Nj3 - -

Interessadoino 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo Ndo 42 - N3o 52 N3o

tema

24/06/2025
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Contribuiu
como:

0, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

24/06/2025

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo
A experiéncia com o medicamento Eledyvis
(acetato de givinostat) demonstrou resultados
positivos no manejo da distrofia muscular de
Duchenne, especialmente em pacientes na fase
inicial da doenga. Observou-se melhora na
fungdo motora e na forga muscular, bem como
desaceleragdo na progressdo clinica, o que
impacta diretamente na qualidade de vida dos
pacientes e no prolongamento da mobilidade.,
, O medicamento também apresenta boa
tolerabilidade, com efeitos adversos
geralmente manejaveis em ambiente
ambulatorial. Outro aspecto positivo é a via de
administragdo oral, o que facilita a adesdo ao
tratamento, especialmente em pacientes
pediatricos e em contextos domiciliares., , Do
ponto de vista da gestdo em saude, a
incorporagdo de uma terapia modificadora da
doenga como o Eledyvis representa uma
potencial redugdo de custos a longo prazo, ao
postergar complicagdes que exigiriam
intervengdes mais complexas, como
internages frequentes, suporte ventilatério
precoce e cuidados continuos de alta
intensidade., , Além disso, o uso do Eledyvis
pode ser complementar a terapias ja
disponiveis no SUS, como os corticosteroides,
ampliando as possibilidades terapéuticas e
permitindo uma abordagem mais
individualizada conforme o perfil clinico do
paciente.

42 - N3o se aplica

52 - Ndo se aplica

Pagina 6 de 93



Contribuiu
como:

Organizagao da
Sociedade Civil

24/06/2025

12 Opinido, comentario:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A distrofia muscular de duchenne é uma
doencga rara, progressiva e degenerativa, sem
cura e com um Unico tratamento que atende
somente mutagdes nonsense (que ndo chega
nem a 15% da populagdo acometida), que é o
Translarna. Acomete 1 a 3.500/5000 meninos
nascidos vivos. Hoje enfrentamos a dificuldade
de acesso ao diagndstico e de terapias de
manutengdo de qualidade de vida. Com a
progressao da patologia teremos perda de
deambulagdo, comprometimento cardio
respiratorio, dependéncia de aparelhos de
ventilagdo ndo invasiva e de suporte a vida,
complicagdes e demandas de alta
complexidade e ainda, ébito precoce. Portanto,
a incorporagdo do medicamento em questdo
traz o beneficio e impacto necessario para
longevidade, qualidade de vida e orgamentario.
Pois, a progressao da patologia implica em
mais despesas tanto para a familia quanto para
o proprio estado. E por fim, a incorporagdo
traz equidade ao acesso.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

2. Ndo

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
2-Nao

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

42 - Numero consideravel de
pessoas que ja receberam
(em estudo e
comercialmente)., Eficacia
demonstrada na estabilizagdo
da doenga., Perfil de
seguranga consistente em
longo prazo.

52 - Redugdo de custos
com
hospitalizagdes/progressa
o da doenga (UTI,
OPM&#39, s, VNI, home
care...). Diminuigdo da
judicializagao.
Centralizagdo da compra.

Familiar, amigo
ou cuidador de

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
todo cidaddo brasileiro tem direito a saude
gratuita e de qualidade

2. Ndo

paciente
24/06/2025
Erofissionallde 12-Eu acl:lo que deve ser'incorporado noSUS, 22-,Sim,, como profissional de satude, Qual: 32 - Sim, como profissional de satide, Qual: 42 - Me ponho a disposicio Ao
Fiie Terapia génica importantissima para a DMD delandistrogeno moxeparvoveque, Positivo e facilidades:  corticoterapia, cardioprotecdo, tratamentode 0 especialista
pois altera completamente sua evolugdo Altera completamente a histdria natural dessa grave osteoporose e outras comorbidades., Positivo:
06/06/2025 naturas doenca, Negativo e dificuldades: Nenhum resultado Desacelera um pouco o curso grave da doenga,
negativo mas bem abaixo dos efeitos positivos do
delandistrogeno moxeparvoveque, Negativo:
Houve no primeiro més um aumento de
transaminass, revertido sem maiores
consequéncias
a. i a_ N3 a_ N3 .
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Ndo 32-Ndo 42 - N3o 52_ Nio
ou cuidador de
paciente
06/06/2025
o, . a. & - . . ) - - ., . .
Interessadoino 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Elevidys, 32 - Sim, como profissional de satide, Qual: 42 - N3o 52 N3o

tema

06/06/2025

Auxilia na qualidade de vida dos portadores
desta doenga

Positivo e facilidades: Melhora do quadro de avango da
atrofia muscular , Negativo e dificuldades: Acesso ao
paciente

Nenhuma, Positivo: Nenhuma, Negativo:
Nenhuma
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo a. I?u acho que deve ser |nco.rporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
. Medicamento extremamente importante para
ou cuidador de )
X tratamento da doenga! De valor excessivo,
paciente tratando de vida ou morte do paciente, além
06/06/2025 da qualidade de vida! E é um medicamento
que tem prazo para ser aplicado! Portanto
precisa estar acessivel!
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
06/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Ndo 2-Ndo a_Nio a_N3o
ou cuidador de AS CRIANCAS COM DISTROFIA MUSCULAR DE
. DUCHENNE NECESSITAM DESSA MEDICACAO,
paciente POIS NAO HA OUTRO.
06/06/2025
Familiar, amigo 12- I%u acho'que deve ser incorporado r.10 SUS, 22-Nao 32-Ndo a_Nio a_N3o
. Se ha o medicamento e pessoas necessitando
ou cuidador de
i do mesmo, se faga valer o acesso e
paciente disponibilidade.
06/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de
paciente
06/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _ N3o a_Nio
. Por ser tratar de uma doenga extremamente
ou cuidador de -
- grave e o medicamento tem prazo para ser
paciente ministrado, sendo incorporado pelo sus, tornar
06/06/2025 se acessivel assegurando uma qualidade de
vida ao paciente! E até mesmo evitando a
morte de forma precoce! As criangas
precisando desse medicamento!
Familiar, amigo 12 - Eu acho qug de\{e se:r i‘ncorporado noSUS, 22-Nédo 2-Ndo 42 - N3o 52_ Nio
. O valor do Elevidys é altissimo, sendo
ou cuidador de ) . "
i inacessivel para familias que tem pessoas com
paciente a sindrome. As criangas precisam do
06/06/2025 medicamento, isso garante qualidade de vida e
faz com que a distrofia seja estabilizada
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
As criangas precisam.
06/06/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
a2 B 2. NE a_ci ] . .
Familiar, amigo E E.u acho que deve se.r |nc’orp’or.ado no SUS, N3o ?lm, comg cwfjador ou r.evsponsavel, Qual: a_N3o a_N3o
. Depois de Deus essa vacina é a Unica esperanga Corticoide e vitamina D, Positivo: Ele melhorou
ou cuidador de . ) L ) )
K de vida para meu neto e outras criangas pouquissimo na queda, fazendo hidroperapia e
paciente portadoras dessa doenga rara, imploramos fisioterapia., Negativo: O uso do corticoide
06/06/2025 pela liberagdo desta vacina, sdo vidas que tém aumentou muito o peso do meu neto o que
direito a saude e cuidados, a ndo liberagdo dificulta o andar e sua locomogdo, ndo sobe
deste medicamento é uma sentenga de morte, mais escada, sente um cansago muito grande e
ndo sO para a crianga, mas para familia esta perdendo os movimentos muito rapido.
também.
E i a_ N3 a_Nj3 - -
Familiar, amigo 12 Fu acho que deve ser |nco.rporado .no Sus, Néo 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o
. Medicamento pode mudar a vida de criangas
ou cuidador de
paciente
06/06/2025
a. i a_Nj3 a_-Nj3
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o 2 _Nio
ou cuidador de
paciente
06/06/2025
a. i a_Nj3 a_Nj3 - ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nado Nao 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
06/06/2025
a._ B a_N53 a_ci R . .
Familiar, amigo 12 Eu‘acho que t’:Ievale §er incorporado no SUS,  22-Nao 32-Sim, como cu‘|0.|ador ou respor?sa-vel, Qual: a2 _ N3o a_N3o
. O medicamento é o Unico com promessa de Deflazacorte, Positivo: Apenas paliativo,
ou cuidador de P ~ : ~ .
K mudanga dignificativa no curso da doenga, a redugdo da inflamagdo nos musculos.,
paciente Unica esperaga para os meninos com Duchenne. Negativo: Ganho de peso, inchasso e retengdo
06/06/2025 de liquido, atraso na puberdade e catarata.
a._ H a._ 3 a_qj H 4 .
Familiar, amigo 12 - Eu acho que (ieve ser |ncorporad0.no SUS, 22-Néao 3 'SlrlT‘!, como cylf:lador ou resp?nsavel, Qual: 2 _N3o 2 _Nio
. Os resultados estdo sendo bons nas criangas Corticdides., Positivo: Preservagdo dos
ou cuidador de - - . . o )
K que ja receberam o Elevidys. musculos., Negativo: Irritabilidade da crianga.
paciente
06/06/2025
a._ H a._ 3 a_qj H A .
Familiar, amigo 12 Eu a.cr.p que deve ser incorporado no SUS, Ndo .S|r?1., como cuidador ou .re.sponsavel, Qual: a_Nio 2_Nio
. E a possibilidade de retardar o avango dessa Corticdide e Atalureno, Positivo: Melhora na
ou cuidador de - ; ) ) .
K doenga que tem um prognoéstico muito cruel. qualidade de vida, prolongando periodo de
paciente deambulagdo, capacidade respiratdria e fungdo
06/06/2025 cardiaca , Negativo:
Padiamie ]a —NEu acho.que devg ser incorporadg noNSUS, 22 - Nao 32- Nao 42 - Essa medicacio ela é 52 - Essa medicagdo é
Entdo meu filho preciso (,je uma medicagdo de eficaz pela doenga é o muito eficaz pela doenca
06/06/2025 alto custo elevidys que ta para corporar no elevidys Fsiretin mvsalbr e

SUS, pela idade dele ainda ndo pode toma-lo

. . . duchenne o elevidys é
espero que a conitec libere para todas as idades

muito eficaz para o DND

Pagina 9 de 93



Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
ou cuidador de
paciente
06/06/2025
Familiar, amigo ’é - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Nao 2-Nao a_Nio a_ N3o
ou cuidador de E um medicamento caro que pode dar
- qualidade de vida. Toda vida importa.
paciente
07/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
07/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . N3o
ou cuidador de
paciente
07/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de Gostaria muito da inclusdo deste medicamento
ient no sus pois beneficiaria inUmeros pacientes
paciente
07/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

07/06/2025
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

07/06/2025

12 Opiniao, comentario:

2 - Ndo acho que deve ser incorporado no 2-Ndo
SUS, Devemos aguardar ainda os resultados de
longo prazo da droga, sobretudo desfechos
favordveis e sobretudo como manejar efeitos
adversos. , ,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:
2 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o
translarna, Positivo: aumento do tempo de
marcha, Negativo: resposta varidvel de acordo
cim pacientes

52 Estudos
economicos:

52-0custo é
extremamente elevado, e
0 que vemos em pratica
clinica é que os pacientes
ndo tem , em sua maioria,
atendimento bdasico, com
acesso adequado a
fisioterapia, acesso a
deflazacorte ( ja bem
estabelecido como
modificador de desfecho),
orteses e cadeiras de
rodas adaptadas, nem
insergao social. Temos
muitas necessidades ndo
adendidas para pacientes
e familias com essa
condigdo, e a droga em
questdo , pelos estudos
atuais, ndo mostrou
modificagdo no seu
objetivo primario, de
aumentar o tempo de
marcha

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

07/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo
Ao ser incorporado pelo SUS, ira auxiliar muitos
portadores

52 - Ndo

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

07/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

07/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo
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Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
- . a. i a_Nj3 a_gj i 4 . - ~
Familiar, amigo Eu.achc’> qu’e Fleve ser.mcorporado no SUS, Ndo ?lm, como cw.dador ou res.ponsavelf Qual. 42 - N3o a_N3o
. O Elevidys é a Unica terapia genica atualmente Corticoide - prednisolona 3 mg/ml, Positivo:
ou cuidador de . - ) ~
K para DMD, ainda em estudo para ampliagdo de Medicamento usado no protocolo padrdo para
paciente faixa etaria, ja bem avangado nos EUA, sendo DMD, o corticoide tem muitos efeitos colaterais
07/06/2025 utilizado inclusive em cadeirantes, mostrando e ndo consegue conter o avang¢o da doenca
inUmeros beneficios quando se fala em como o Elevidys tem feito nos meninos que
comprometimentos Cardio pulmonar. No receberam a infusdo, ., Negativo:
Brasil, conforme avaliado e cadastrado pela Irritabilidade, baixa estatura, aumento do
Anvisa, o medicamento tem o potencial de apetite, aumento de peso, imunossupressao.
estabilizar o avango da doenga trazendo
qualidade de vida e aumento da expectativa de
vida para os meninos, com efeitos colaterais
brandos conforme observamos até o momento
nas criangas ja medicadas, identificamos
ganhos importantissimos na fungdo motora,
contribuindo para a qualidade de vida dos
meninos. Enquanto mae e profissional de
saude, eu clamo por essa incorporagdo para
que possamos mudar o futuro dos nossos filhos
e das novas geragoes.
. . a_ i a_Nj3 a_Nj3 - .
Familiar, amigo ; Eufachodqu.e delzvetsetlncorporado no SUS, Nao Ndo 42 - N3o 52 Nio
. ou a favor da implantagdo
ou cuidador de o £
paciente
07/06/2025
. . a. i a_ N3 a_ N3 - =
Familiar, amigo 12 - Eu acho gue.deve ser |nc'orpora.do n([) S.US, Ndo Ndo 42 - N3o 52_ N3o
. Cada vez mais criangas tem tido o diagndstico
ou cuidador de I
K de Duchenne, com a possibilidade de
paciente tratamento, é valido que seja fornecido
07/06/2025
. . a_ i a_Nj3 a_Nj3 = .
Familiar, amigo 1 I?u acho que deve ser |ncor‘porac.jo. no SUS, 22-Nédo 32 - Nao a_ N3o a_ N3o
. Medicamento caro, deve ser disponibilizado
ou cuidador de )
. pra os pacientes
paciente
07/06/2025
a_ i a_ N3 a._gj i 4 . - ~
Familiar, amigo 12 lEu acho que Qeve ser |nForporado n.o Sus, Nao 32-Sim, comf)‘cmdador ou responsave|~, Qual: 42 - N3o 52_ Nio
. Dara melhor qualidade de vida aos meninos Ataluren, Positivo: Retardo na progressdo da
ou cuidador de ) ~ - x
i acometidos por essa doenga tdo devastadora. doenga, Negativo: Nao
paciente
07/06/2025
PaeEme 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nio 2- Sim, como paciente, Qual: Atalureno, a_Nio a - N3o
Esse medicamento precisa ser incorporado no Positivo: Me ajuda atrasando o
07/06/2025 SUS para que possamos crescer e ter uma vida desenvolvimento da sindrome. , Negativo:

o mais normal possivel sem dependéncias de
cadeira de rodas, o Elevidys salva vidas.
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Contribuiu

12 Opinido, comentdrio:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
ou cuidador de
paciente
08/06/2025
Familiar, amigo é.— Eu acho gue ’dev’e §er incorporado.no SuUs, 2-Nao 2-Nao 2 _ N3o a_Nio
ou cuidador de A incorporagdo, € a Unica forma das criangas
- receberem o tratamento e terem uma
paciente oportunidade de vida. Sem isso todas estdo
08/06/2025 condenadas abuma vida de sofrimento e morte
precoce.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 2-Nao 2 - fundamental que o SUS 2 _Nio
ou cuidador de oferega o *Elevidys* para
paciente criangas de 4 a 7 anos com
Distrofia Muscular de
08/06/2025 Duchenne (DMD) porque a
DMD é uma doenga genética
progressiva que causa
fraqueza muscular. Os
sintomas geralmente surgem
entre 3 e 6 anos, e a fungdo
muscular comega a deteriorar-
se significativamente apds os
6 anos, mesmo com
tratamentos convencionais
como corticosteroides. O
Elevidys é a primeira terapia
génica aprovada no Brasil
para DMD. Ele introduz um
gene que codifica a
microdistrofina, substituindo
parcialmente a proteina
distrofina ausente ou
defeituosa, essencial para a
integridade muscular.
2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2- Ndo

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

08/06/2025

Esse é o Unico remédio disponivel em todo
mundo para a doenga de Duchene e seu uso
tem trazido bastante eficdcia aos portadores de
DMD, ele tem parado a progressdo da doenga
e melhorando muito a qualidade de vida dos
portadores.

42 - Nao 52 -Nao
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

08/06/2025

0, comentario:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
0O medicamento é extremamente caro, uma
pessoa comum nunca conseguira pagar por ele
e assim muitas vidas serdo prejudicadas,
criangas perdendo literalmente sua vida pela
doenga porque sem a medicagdo ela ndo
melhora, o paciente apenas regride até ficar
preso em uma cadeira de rodas, sendo que o
remédio pode retardar isso. Mas, impossivel
pagar por 20 milhdes em uma medicagdo,
entdo o acesso dele com o sus faria toda
diferenca na vida dessas criangas, que ndo
sofrerdo mais e nem seus pais e até nds
profissionais de saude, que mesmo tentando
ajuda-los, os nossos cuidados tornam-se
apenas paliativos, pois ndo havera melhora a
longo prazo porque o paciente com a doenga
de Duchenne ndo pode se esforgar, porque isso
evoluird seu quadro. Além de ter visto um
paciente com a doenga no meu periodo de
estdgio, também tenho 2 familiares com a
doenga. Um familiar ja encontra-se na cadeira
de rodas, pois ndo conseguiu ter acesso nem a
fisioterapia quando crianga e o outro esta
lutando em busca da medicagdo, mas ja
apresentando fraquezas, uma crianga de
apenas 3 anos. A implementagdo seria bom
para o pais em si por inteiro!

22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade:

22 - Sim,, como profissional de satide, Qual: Tratamento 2. Nido
fisioterapéutico , Positivo e facilidades: Paciente ndo tinha

acesso ao uso do medicamento, assim era feita a

fisioterapia paliativa, com caso tivesse acesso o Elevidys

retardaria os sintomas da doenga , Negativo e

dificuldades:

42 Evidéncias clinicas:

42 - Sim. Como profissional da
saude e também familiar de
dois pacientes com Distrofia
Muscular de Duchenne
(DMD), acompanho de perto
a evolugdo da doenga e os
impactos devastadores que
ela tem sobre a qualidade de
vida dos pacientes e suas
familias. O Elevidys
(delandistrogene
moxeparvovec-rokl)
representa uma inovagao
terapéutica importante por
ser uma terapia génica com
potencial de modificar o curso
da DMD, especialmente
quando administrada em
estdgios iniciais da doenga., ,
Evidéncias clinicas iniciais,
como os estudos ENDEAVOR
e SRP-9001-103,
demonstraram aumento na
expressdo de microdistrofina
e indicativos de melhora
funcional em criangas
tratadas, ainda que haja
necessidade de mais dados de
longo prazo. No entanto, em
doengas raras e progressivas
como a DMD, a velocidade na
incorporacgdo de terapias
promissoras é fundamental,
especialmente diante da
auséncia de opgdes curativas.
A seguranga apresentada até
o momento e os desfechos
clinicos funcionais positivos
justificam a incorporagdo do
Elevidys no SUS, desde que
haja acompanhamento
rigoroso dos dados em vida
real., , Essa incorporagdo seria
um passo histérico na
equidade de acesso a
medicina de ponta para
pacientes com doengas raras
no Brasil, oferecendo
esperangca real para familias
que, como a minha, convivem
com a DMD diariamente.

52 Estudos
economicos:

52 - Sim. Considerando o
impacto clinico
significativo do Elevidys e
seu potencial de alterar o
curso progressivo da
Distrofia Muscular de
Duchenne (DMD), é
importante analisar os
estudos econdmicos sob
uma perspectiva
ampliada. Embora o custo
inicial da terapia génica
seja elevado, ha
evidéncias de que, ao
reduzir a progressao da
doenca, o Elevidys pode
gerar economia ao
sistema de satde no
médio e longo prazo,
diminuindo a necessidade
de internagdes,
tratamentos auxiliares e
suporte continuo., , Além
disso, os custos indiretos
para as familias — como
perda de produtividade,
necessidade de
cuidadores em tempo
integral e adaptagdes
domiciliares — sdo
extremamente altos e
geralmente ndo
contemplados nos
modelos tradicionais de
custo-efetividade. Como
profissional da saude e
familiar de dois pacientes
com DMD, vejo
diariamente os custos
fisicos, emocionais e
financeiros que a doenca
impde. Terapias que
oferecem ganho funcional
e estabilizacdo clinica tém
um valor incalculavel
nesse contexto., ,
Portanto, é essencial que
a analise econdmica do
Elevidys leve em
consideragdo ndo apenas
o custo direto do
medicamento, mas
também os beneficios
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentdrio:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

sociais, familiares e
sistémicos que sua
incorporagdo pode trazer.

Interessado no 12-Eu a::ho que deve ser incorporado no SAUS, 2. Ndo 3a.- §im, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
tema Porque é um doenga desvastadora .o sus tém Predinosa, deflaxacorte, coenzima
alguns meio de trata essa doenga mais sdo tao q10,carnetina ,calcio mais vitima d3, Positivo:
08/06/2025 eficaz como esse medicamento e, E uma que Menos cansago e menos fadiga ,e recuperagdo
leva a morte precoce a 20 Ou 30 da idade por mas rapido do cansaco e fadiga , Negativo:
pobremas musculos como coragdo e diagrama Nenhum
se ndo houver intevaco mas desse
medicamento sera esse o destino de quem
possui a doenga .,
a. i a_Nj3 a_Nj3 x
Freressads ne 1 Eu acho q.ue devae sgr incorporado |j10 Sus, N&o Ndo a_Nio a . N3o
— E de extrema importancia para salvar vidas de
criangas em desenvolvimento
08/06/2025
. . a. i a_Nj3 a_-Nj3 ~ ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve st?r |ncorp9rado 'no SUS, 22-Néao 32-Ndo 2 _N3o a_Nio
. Uma oportunidade de ajudar muitas criangas
ou cuidador de , .
X com Sindrome de Duchenne ter qualidade de
paciente vida e uma forma de paralisar a sindrome
08/06/2025
. . £ i a_Nj3 a_Nj3 - -
Familiar, amigo 1 I?u acho que deve ser. |ncorp~orad9 nAo S.US, Ndo Ndo 42 - N3o 52 N3o
. Presica ser aprovado devido a ndo existéncia
ou cuidador de . L -
K de medicamento com a eficacia do elevidys no
paciente sus e devido a condigdo extremamente severa
08/06/2025 da distrofina muscular Duchene,e sem esse
tratamento ndo somente se condenam as
pessoas com essa condigdo a fica na cadeira de
rodas,mas a morte precoce devido pobremas
cardiacos ou respiratérios geralmente levando
a 6bito as 25 ou 30 anos de idade.
. . £ i a_Nj3 a_-Nj3 ~ .
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Ndo 2 _N3o 2 _Nio

ou cuidador de
paciente

08/06/2025

A incorporagdo no SUS serd a oportunidade de
cura para muitas vidas preciosas.
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Contribuiu inido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nido 2.-Ndo a_N3o a_N3o
Eu acredito que essa medicagdo é de muita
importancia pra esses meninos que hoje
sofrem com essa doenga é uma esperanga pra
08/06/2025 familia eu ja tive um, Irm&o com essa doenga e
digo que é um sofrimento muito grande vocé
vé um ser inocente sofre o tanto que
destruidora que essa doenga faz a mais ou
menos 25 anos atrds ndo se falava em
medicagdo nem mesmo pra estabilizar a
doenga meu irmdo andou até os 9 anos de
idade foi para numa cadeira de rodas e ndo é
s6 a atrofia dos musculos dos movimentos
perdidos vai muito alem vocé vé um menino
que na mentalidade ndo ser afetado ter
consciéncia de tudo o que estad acontecendo e
saber que aos poucos vocé vai morrendo um
pouquinho por dia é muito muito triste é uma
pena que naquela época ndo tinha nada o que
fazer pra ajudar ele perdeu os movimentos das
pernas seu brago ficaram fracos até que seus
orgédos internos foram afetados primeiro os
rins estavam quase parando até que chegou
por fim no seu coragdo que passou a bater com
muita dificuldade ndo tinha forga pra bombear
0 sangue pro seu corpo todo causando
hipotermia queda de pressdo e um dia esse
coragdo na aguentou e parou ele estava com
13 anos de idade morreu ao lado da minha
mae que hoje esta com ele e morreu
consciente de tudo o que estava acontecendo
com ele os médicos falaram pra minha mae
que ele poderia chegar aos 20 anos de idade eu
imagino que seria de muita dor porque até os
13 anos é imensuravel fala o quanto nossa
familia sofreu , Hoje estou aqui me ajudando a
muitas maes de meninos que sofrem dessa
doenca ja sabendo o sofrimento mais que esse
sofrimento pode ser estacionado essa
medicagdo salva vidas se hoje meu irmdo fosse
diagnosticado eu lutaria pra que essa
medicagdo chegasse a ele assim como eu
desejo que chegue pra muitos meninos que
hoje lutam com essa doenga , E um
medicamento que alguns pais conseguiram pro
seus filhos com muita luta e briga na justica e
que tem dado um resultado satisfatdrio de
muito alivio e um medicamento seguro sus pra
todos por favor.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
oucum5d0rde Medicamento de valor muito elevado para
K qualquer familia brasileira, acredito que
paciente ninguém gostaria de estar passando por essa
08/06/2025 situagdo. Infelizmente algumas familias estdo
com esse caso e precisdo da ajuda do governo
para dar o melhor cuidado para seus filhos e
terem a esperanca de cura ou de qualquer
melhora que possa agregar ao logo da vida.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
T Extremamente importante e necessario ter
- essa medicagdo e tratamento pelo SUS
paciente
08/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Ndo 2 _N3o 2 _Nio
oucuwédorde Sendo incorporada no SUS todos que
X nescessitam podem assim usurfruir, podendo
paciente evitar complicagBes no futuro
08/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de A salde da crianga é o direito a vida digna sdo Corticoides que ndo substituem o elevidys ,
X garantidos por lei e devem ser respeitados! Se Positivo: Perder a marcha com 11 anos,
paciente existe algo que muda o curso da doenga deve Negativo: Ndo para o avango da doenga
09/06/2025 ser usado!
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo a2 _ N3o a_N3o
ou cuida'dor de toda crianga tem direito de ser assistida em
ient suas necessidades independente da faixa etaria
paciente
09/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 2 _N3o 2 _Nio
ou cuida’dor de Tenho um filho com DMD. A marcha ja estd em
K degradacdo. A cada dia que passa a pontinha
paciente do pé e fraqueza muscular é aumentada. A
09/06/2025 conquista desse medicamento trata a
paralisagdo da doenga. O que ele ja perdeu
ficara dificil reverter. Precisamos da liberagdo
pra que possa estagnar a doenga. Sabemos do
alto valor da medicagdo, mas a incorporagdo
ao SUS trara diminui¢do por compras em lotes
e trard mais estudos e viabiliza a diminui¢do do
custo do medicamento. Temos pressa, pois
tempo é musculo.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

09/06/2025
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

2- Sim,, como cuidador ou responsdvel, Qual:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Familiar, amigo 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: g2 _ g0 a . N3o
A As criangas com Duchenne precisam dessa Indiretamente o Elevidys , Positivo e facilidades: As Hoje apenas fisioterapia e corticoide meus
K terapia....sabidamente mais de 159 receberam  criangas apds receberem estdo bem, pulam e correm filhos podem receber, Positivo: Sdo bésicos,
paciente e estdo muito bem...no Brasil as 8 criangas que  coisas que ndo faziam antes do Elevidys , Negativo e hoje ja se sabe que a terapia Génica tras muitos
09/06/2025 ja receberam ja apontam melhoras dificuldades: O acesso ao Elevidys beneficios , Negativo: Sdo basicos e ndo
significativas mensurada por testes especificos permitem a produgdo de distrofina
Familiar, amigo 12 - Eu acho que develserlincorporado no SUS,  22-Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Elevidys, 32 - Ndo 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de Para nossos meninos € a Unica chance de Positivo e facilidades: Uma melhora na marcha dos
K terem uma melhor qualidade de vida, podendo meninos que receberam o elevidys , Negativo e
paciente manter a marcha e os movimentos por mais dificuldades: Valor e a ndo incorporagdo para meninos
09/06/2025 tempo. maiores
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nado 2 _ N3o a_Nio
ou cuidador de Devido a falta de um medicamento com a
X mesma eficdcia do elevidys pra trata a distrofia
paciente muscular no sus,ndo se estara somente
09/06/2025 confinado a cadeira de rodas quem possui esta
doenga ,mas também a morte precoce porque
devido complicoes cardiacas e respiratorias
normalmente quem possui a doenga morre as
20 ou 30 anos ,sem o elevidys se estd
praticamente condenado essas pessoas a uma
menor qualidade de vida e também
condenado a morte precoce.
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2~ Sim, como profissional de saude, Qual:, 42 - N3o a_N3o
ou cuidador de Positivo: , Negativo:
paciente
09/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _ N3o a_Nio
ou cuidador de Muitas criangas estdo perdendo suas vidas por
X falta do medicamento na época certa, descobri
paciente recentemente a doenga do meu filho e tenho
09/06/2025 acompanhado de forma angustiante as perdas
do movimento em suas penas e ainda aguardo
pelo respaldo do Estado sobre aquisi¢do do
Elevidys
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ Nio
tema
10/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

10/06/2025

E a Unica solugdo par o problema da crianga.
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Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
a. i a_N3 a_N3
Organizacdo da 2 I.Eu acho que deve ser |nc9rporado no SUS, Ndo Ndo a_N3o a_N3o
) . Precisamos aprovar esse medicamento e
Sociedade Civil ) ; ) L
ajudar a qualidade de vidas de inumeras
10/06/2025 criancgas.
a._ i a._ ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
10/06/2025
a . a_ci . . . B B
Familiar, amigo 12 - Eu acho que_deve §er incorporado no SUS, 32-Sim, como cwdad.or.ou responsavel, Qual 42 - N3o a_N3o
. O acesso a terapia genica ELEVIDYS para os Tratamento com corticoide Deflazacorte diario.
ou cuidador de . ; L S
K meninos com DUCHENNE é a chance para que , Positivo: Irrisério controle do processo
paciente eles cresgam com qualidade de vida e inflamatdrio dos musculos., Negativo:
10/06/2025 autonomia. E a Unica chance de que a doenga Tratamento com corticoide NAO impede a
seja estabilizada e, assim, a fraqueza muscular progressao da fraqueza muscular e,
progressiva seja efetivamente controlada. consequentemente, perda da forga muscular. A
ELEVIDYS mesmo ndo sendo a cura, nos doenga avanga causando todas as limitagdes ja
estudos observaram essa capacidade de conhecidas, além de todos os efeitos colaterais
estabilizar o avango da degeneragdo muscular acarretamos pelo uso continuo do corticoide.
presente nos demais meninos que tratam
apenas com corticoide. Incluir o ELEVIDYS no
SuS é garantir vida a esses meninos que lutam
diariamente contra os efeitos dessa doenga
devastadora!
a._ i a._ ~
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Ndo 42 - N3o 52 N3o
saude
10/06/2025
a . a.NE
Profissional de 12 ELIJ acho que d'eve s~er incorporado _no Sus, 32-Nado 2 _N3o 2 _Nio
, O carater preventivo, ndo podemos deixar
saude . .
nossas criangas a mingua, sabendo que a
10/06/2025 situagdo pode ser revertida pelo medicamento
e prolongar a vida dos mesmos.
~ . A N
Familiar, amigo 2-Eu acho que deve ser |nc.orporado no SUS, Nao a_N3o a . N3o
. Esse medicamento deve ser incorporado ao
ou cuidador de BRI ; )
- SUS, pois é a Unica saude para criangas
paciente portadoras da doenga de Duchenne.
10/06/2025
a . a. N
Familiar, amigo 2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, N3o 2 - Nio a_ Nio

ou cuidador de
paciente

10/06/2025

Para que todas criangas que possuem
Duchenne tenha direito ao medicamento.
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . N3o
ou cuidador de
paciente
10/06/2025
Interessado no 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 2.-Ndo 2 - Nio 2. Nio
tema Por ser um medicamento de alto custo, deve
sim estar presente no SUS, ja que existe o
10/06/2025 tratamento deve ser oferecido em rede publica.
Interessadeing 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _ N3o a_Nio
tema Acho que todo medicamento deve ser
disponibilizado
10/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2 - Sim, como cuidador ou responsével, Qual:  4a _ N30 enviar documentos 52 N30 enviar
ou cuidador de O acesso ao medicamento é impossivel tendo Prednisolona, Positivo: Desinformagdo do pessoais documentos pessoais
K em vista o valor de 20 milhdes musculo, Negativo: Prednisolona destréi os
paciente 0ss0s e inibe p crescimento
11/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
11/06/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
tema os meninos que tem distrofia muscular de
duchenne precisam desse medicamento para
11/06/2025 ter uma vida digna.
Erefssienalle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:, Positivo e 32 - Ndo 2 _ N3o 2 _Nio
satde facilidades: , Negativo e dificuldades:
11/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _Nao a_Nao
ou cuidador de Essa medicagdo é essencial para a vida destas
K criangas de 4 a 7 anos, para que possam ter
paciente uma vida normal e saudavel , sem distrofia e
11/06/2025 sofrimento. Por favor liberem o Elevidys para
esses anjos.
Familiar, amigo 2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Nao 2-Ndo a_Nio a - N3o

ou cuidador de
paciente

11/06/2025

Conhego um jovem de 15 anos, de Marilia SP,
que tem a doenga.

Pagina 20 de 93



Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2-Eu a§ho que deve ser.mcorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
. Eu acredito que esse medicamento deva ser
ou cuidador de .
K implantado no SUS para oferecer a
paciente oportunidade de cura e de uma condicdo de
11/06/2025 vida melhor aos portadores dessa distrofia,
assim como alivio e esperanca de ter os filhos
por muitos anos dos seus pais.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
11/06/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Ndo 32- Sim, como pro.fi.ssional de saude, Qual: a_NAO a_NAO
satde MEDICMENTOS QUE AUXILIAM NA CORTOCOIDE, Positivo: MELHORA DOS
CONDUC/:\O DE PATOLOGIAS QUE NAO SINTOMAS, Negativo: OBESIDADE - AUMENTO
11/06/2025 APRESENTAM MEDICACAO ESPECIFICA E QUE DA GLICEMIA
MINIMIZAM EFEITOS COLATERAIS DE MAIOR
RISCO, SEMPRE SERAO BEM VINDOS A
POPULAGAO
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
11/06/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profis§ional de saude, Qual: Elevidys, 32-Nao 2 Essa terapia salva vidas a_N3o
satde Esse medicamento salva vidas e familias... Positivo e facilidades: Otimos resultados em pouco
Minha filha nasceu perfeita....mas me tempo, Negativo e dificuldades: Nenhum...apenas
11/06/2025 colocando no lugar dos pais que tem filhos com melhoraz
essa distrofia, imagino a dor e afligdo que deve
ser lutar diariamente para ndo perder o filho....
LIBERAAAAA SUS
Familiar, amigo £ - Eu a~cho que deve ser incorporado no SUS, E —.S.im,, comg cuidador ou responsavel, Ql{al: Elevidys, 2. Nio a_Nio a .- Nio
. A vida ndo tem prego Positivo e facilidades: Volta da forga , Negativo e
ou cuidador de . ~
K dificuldades: Ndo tem
paciente
12/06/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2, Sim,, como profissional de saude, Qual: Incorporagdo 32 - Sim, como profissional de salde, Qual: , 42 - N3o 2_Nio

ou cuidador de
paciente

12/06/2025

A incorporagdo no SUS, trara maior expectativa
de vida aos portadores da DMD

de tecnologias na drea de oncologia, Positivo e facilidades:

, Negativo e dificuldades:

Positivo: , Negativo:
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_N3o a . N3o
A Essa medicagdo € a Unica esperanga para Corticoides, vitaminas, fisioterapia e
K pacientes portadores da distrofia de duchenne fonoaudidlogo., Positivo: Ajuda no
paciente sobreviverem a idade adulta. fortalecimento do organismo e tenta
12/06/2025 desacelerar a progressdo da doenga., Negativo:
Sdo tratamentos somente paliativos, sem
chance de cura.
Familiar, amigo 1[g - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Ndo 32- Ndo 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de E de extrema importancia o fornecimento do
- medicamento pelo sus, para garantir o acesso
paciente de toda populagdo a saiide, mesmo a que ndo
12/06/2025 tem condigdo financeira para pagar pelos
tratamentos.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Nao 2 _ N3o 2 _Nio
ou cuidador de 0 acesso aos medicamentos para doengas
K raras deveria ser mais facil.
paciente
12/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Elevidys , 2. Nio 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de Nossos meninos precisam serem salvos Positivo e facilidades: Melhora em tudo na vida da crianga
K com Duchenne , Negativo e dificuldades: Até agora
paciente nenhum
12/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _ Nio a_Nio
ou cuidador de Facilitar o acesso da terapia genica ELEVIDYS
K aos meninos com DUCHENNE é possibilitar que
paciente eles cresgam com qualidade de vida e
13/06/2025 autonomia, tenham tempo para que novos
tratamentos sejam langados e a doenga esteja
estabilizada! ELEVIDYS mesmo ndo sendo a
cura, nos estudos observaram essa capacidade
de estabilizar o avango da degeneragdo
muscular presente nos demais meninos que
tratam apenas com corticoide. Incluir o
ELEVIDYS no SusS é garantir vida a esses
meninos que lutam diariamente contra os
efeitos dessa doenga devastadora!
Organizacio da 2 - Ndo tenho opinido formada 2, Sim,, como profissional de saude, Qual: 2 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 2_Nio
Sociedade Civil Delandistrogeno moxeparvoveque, Positivo e facilidades:  Corticoide, Positivo: Ganho de funcionalidade,
Melhora funcional, Negativo e dificuldades: Uso Negativo: Ganho de peso, irritabilidade,
13/06/2025 aumentado de corticoterapia osteoporose
Erofissienallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Elevidys, 32- Nao 2 _ N3o a_Nio

saude

13/06/2025

A vida ndo tem preco

Positivo e facilidades: A paralisagdo da distrofia muscular
de Duchenne, Negativo e dificuldades: Nenhum
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o - Nio
. A vida ndo tem prego, ndo sabemos em qual a
ou cuidador de . Py B )
- préxima familia que vai ter uma crianga com
paciente dmd ou outra doenga genética
13/06/2025
Familiar, amigo £ - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 —.,.Sim,, cor‘r.m profissional de satide, Qual: Elevidys, a —§im, como ;.)r.oﬁssional de saude, Qual: 42 - Nio - Nio
. A vida ndo tem prego, estamos falando de Positivo e facilidades: Mudou o percurso da doenga, Codicorde , Positivo: Atraso de 5% da doenga,
ou cuidador de ) - ) ) e ; : ~ .
K criangas anjos salve nossos meninos Negativo e dificuldades: Prego Negativo: Codicorde ndo resolve o elevidys
paciente volta a forga muscular
13/06/2025
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Ndo 32 - Sim, como paciente, Qual: Meu filho faz 42 - N3o - Nio
Como mde de (BRENO GUILHER MENDES uso continuo de oredinoselona . fora as
13/06/2025 ELER) de uma crianga com Distrofia Muscular protegoes cardiacas ., Positivo: apesar de
de Duchenne, venho expressar meu total apoio destruir os 0ssos e causar osteoporose . ele
aincorporagdo do Elevidys (delandistrogene melhorou muito em questdo de cair, Negativo:
moxeparvovec) no SUS.,, ADMD é uma
doenga grave, degenerativa e progressiva, que
a cada dia compromete mais a for¢a e a
autonomia de nossos filhos. O tempo é um
fator determinante, pois cada semana sem
tratamento representa mais perda muscular e
qualidade de vida., , O Elevidys traz uma nova
esperanga, sendo uma terapia génica capaz de
modificar o curso da doenga em criangas
pequenas, justamente quando a intervengdo
precoce pode fazer toda a diferenga., , Negar o
acesso a essa tecnologia por questdes
burocraticas ou econdmicas é condenar nossas
criangas a uma vida com limitagdes severas e
sofrimento crescente. O SUS tem um papel
fundamental na protecdo da vida e da
dignidade dos cidad3os, principalmente os
mais vulneraveis, como é o caso das criangas
com DMD., , Por isso, pe¢o com urgéncia e com
o coragdo de mae: incorporem o Elevidys no
SUS! Nossos filhos merecem ter a chance de
lutar com dignidade contra essa doenga cruel.
N&o podemos esperar mais.
Familiar, amigo £ - Eu acho qu.e deve ser. incorporado no SUS, a —.Sim,, comc.) cu.idador ou responsavel, Qual: Varios a —.S.im, como Cl.Ji.dador ou re.sponsével, Qual: 42 _ N30 - N3o
. Seria de suma importancia para portadores da  pacientes que ja fizeram uso nos relataram melhora O givinostat, Positivo: , Negativo:
ou cuidador de ) : - I, " :
X sindrome impressionante , Positivo e facilidades: , Negativo e
paciente dificuldades:
13/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 2. Ndo 42 - N3o - Nio

ou cuidador de
paciente

13/06/2025

Muitas criangas estdo precisando deste
medicamento para poder ter uma vida digna,
com qualidade de vida e principalmente ter
uma vida longa o mais préoximo da normalidade
possivel.
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Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2- Ndo 2 - N3o 2 - Nio
ou cuidador de
paciente
13/06/2025
Familiar, amigo ,E - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Nao 2-Nao 2 - N3o a_N3o
ou cuidador de E o melhor medicamento que existe no
X momento , sendo o Unico capaz de mudar o
paciente curso dessa doengas devastadora., J4 existe
13/06/2025 dados clinicos mostrando sua eficécia.
Precisamos do Elevidys .
Familiar, amigo 1’§ - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32- Nado 2 _ N3o a - Nio
ou cuidador de E o melhor medicamentos para Duchenne no
X momento, sua eficacia é comprovada por
paciente dados clinicos. Precisamos desse medicamento
13/06/2025 para frear essa doenga tdo cruel.
Familiar, amigo a. Eu~acho que deye ser incorporafio no SUS, 2. Nido 2. Nido 42 - As criangas que ja fizeram 52 - N&o
ou cuidador de Sou mde de uma crianga com suspeita de 0 uso desta terapia génica
aciente Deucheche e quero que meu filho assim como teviram melhoras
P todgs tenha direito de viver mais e ter qualide significativas em sua
14/06/2025 de vida qualidade de vida
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 - N3o
ou cuidador de
paciente
14/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nado 2 _N3o 2 - Nio

ou cuidador de
paciente

14/06/2025

Um medicamento com prego inalcangavel por
uma pessoa fisica, deve ser incorporado no SUS
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Contribuiu inido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Erencsionallte 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2, Sim,, como profissional de saude, Qual: 2 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o a_N3o
. Delandistrogeno moxeparvoveque € indicado landistrogeno moxeparvoveque, Positivo e facilidades: Atalureno, corticoide e terapias fisicas, Positivo:
para o tratamento de pacientes Paciente submetido a terapia genica com landistrogeno O Atalureno apresenta indicagdes restritas e
15/06/2025 deambuladores pediatricos de 4 a 7 anos de moxeparvoveque em 2024, encontra-se em 6timo estado  especificas tendo demosntrado ligeira
idade com distrofia muscular de Duchenne e geral, demonstrando melhora da forga, capacidade de estabilidade quanto a perda de deambulagdo e

deve ser aprovado conforme a bula, primeira deambulagdo e troca de posigdo de sentado para em pé., estabilidade da fungdo motora. Corticoide é
terapia de transferéncia génica usando o vetor  Negativo e dificuldades: Desfiador: acesso, cuidados pre e uma medicagdo com evidencia para retardar a

rAAVrh74. A microdistrofina produzida pds dosing, riscos associados ao procedimento, aumento  cadeira de rodas. , Negativo: No momento, sdo
demonstrou estabilizar ou atrasar a progressdo de dose de corticéide associado a irritabilidade inerentes  paliativos
da DMD. Estabilizar uma grave doenca ao uso de corticdide em doses mais elevadas.

neurodegenerativa é importante, mesmo
diante de possiveis riscos associados, ja
identificados em outras Terapias avangadas. Os
pacientes devem ser adequadamente
monitorados em relagdo a sua evolugdo e EA.
Estudos de fases 1, 2 e 3 e com o
acompanhamento mais longo (5 anos) em
DMD, avaliando a seguranca e eficacia. os
resultados de eficacia signicativa do
Delandistrogeno moxeparvoveque foram,
superiores aos do grupo controle externo e ao
grupo placebo, que remete a histéria natural
da doenga, em que todos os pacientes (grupo
controle externo, placebo e de tratamento
usavam corticosteroides. Portanto o
comparativo ao corticéide ndo pode ser
considerado. reforgando também ser uma
comparagdo impossivel, pois a terapia
apresentada é especifica a fisiopatologia causal
(insuficiéncia de distrofina). Corticosteroides e
terapia génica diferem signicativamente em
sua abordagem ao tratamento da DMD.
Corticosteroides sdo utilizados como padrdo de
cuidado para controlar os sintomas e
desacelerar a progressdo da doenga, reduzindo
a inflamacgdo e os danos musculares. A TG, por
outro lado, visa tratar a causa genética
subjacente da DMD, entregando um gene,
corrigido as células musculares, oferecendo
potencialmente um efeito mais duradouro.
Para uma condigdo onde ndo ha tempo de
espera, pois refere-se a perda muscular
irreversivel, é aceitavel um tratamento que
modifica a histéria natural. Para outras
condigdes raras aprova-se medicagdes sem o
conhecimento de longo prazo, pois o tempo
que passa significa a perda de oportunidades
de uma janela terapeutica de oportunidades. A
CDR apoia tratamentos inovadores para DR.
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
O valor abusivo deste medicamento é
impraticdvel para as familias que passam por
essa situagdo. Se ndo houver auxilio do
16/06/2025 governo infelizmente essas criangas terdo suas
expectativas de vida diminuidas drasticamente,
além da qualidade de vida extremamente

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

precdria.
Erofissienallde 12-Eu acho que deve ser inc.orporado noSuUS, 22-, Sim,, como profissional de satde, Qual: N 32- Nao 2 _ N3o a - Nio
satde Esse medicamento deve ser incorporado pelo Delandistrogeno moxeparvoveque - Elevidys, Positivo e

SUS pois é uma unica opg¢do terapéutica facilidades: Os efeitos vistos apds a aplicagdo trouxeram
16/06/2025 disponiveis capaz de atuar no curso natural da  uma melhora significativa da fungdo motora, tonus

doenca de pacientes de distrofia muscular de muscular do paciente. Houve melhorar do paciente para

duschene, uma doenga altamente levantar, andar e correr. H4 boas expectativas para ndo

incapacitante e degenerativa, quem tem progressao da distrofia muscular de duschene, Negativo e

grande impacto na vida do paciente, em todo dificuldades: Nenhum resultado negativo apds essa
ambito familiar e também no sistema publico aplicagdo, houve poucos efeitos colaterais para o paciente
de saude (esse paciente precisard de cuidados

especiais durante toda a sua vida). Além disso,

o financiamento dessa inovagdo via SUS é unica

forma dos pacientes conseguirem terem acesso

a esse tipo de terapia avangada no Brasil
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Profissional de
saude

16/06/2025

0, comentario:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Sou favoravel a incorporagdo do
delandistrogeno moxeparvoveque (Elevidys®)
ao Sistema Unico de Satde (SUS) como opgao
terapéutica para pacientes elegiveis com
distrofia muscular de Duchenne (DMD),
considerando critérios clinicos e imunoldgicos
bem definidos. Trata-se de uma terapia génica
inovadora, com mecanismo de agdo
diretamente direcionado a causa da doenga —
a auséncia de distrofina funcional — e que
oferece, em dose Unica, a possibilidade de
expressdo sustentada de uma microdistrofina
com fungdo bioldgica relevante., A literatura
cientifica j4 demonstra beneficios clinicos
mensurdveis, especialmente quando o
tratamento € iniciado em idade precoce. Ainda
que o ganho motor absoluto seja modesto, a
estabilizagdo funcional em uma doenca
progressiva, como a DMD, representa um
impacto significativo na vida do paciente e de
sua familia. A possibilidade de preservar a
deambulagdo, adiar a dependéncia de
ventilagdo mecanica e manter a fungdo
cardiaca e respiratdria por mais tempo justifica
plenamente a adogdo dessa abordagem dentro
de um cuidado integral e multidisciplinar.,
Além disso, a via de administragdo Unica por
infusdo intravenosa representa uma
importante facilidade logistica e de adesdo,
especialmente em comparagdo com terapias
continuas e de uso prolongado, como os
corticosteroides. , Portanto, a incorporagao do
Elevidys® deve ser entendida como um avango
estratégico no cuidado de doengas genéticas
raras e progressivas, alinhando o SUS com
préticas terapéuticas de ponta ja adotadas em
outros paises. Trata-se de uma medida ética,
tecnicamente justificavel e esperada pelas
familias brasileiras que convivem com a DMD.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
22 -, Sim,, como profissional de satde, Qual:

Delandistrogeno moxeparvoveque, Positivo e facilidades:
Até o momento, ndo acompanhei diretamente nenhum
paciente que tenha recebido a infusdo do delandistrogeno
moxeparvoveque (Elevidys®), principalmente devido a
indisponibilidade no sistema publico e a necessidade de
liberagdo judicial no Brasil. No entanto, com base na
literatura cientifica disponivel e nos dados clinicos
apresentados em estudos conduzidos nos Estados Unidos

e Europa, é possivel reconhecer efeitos positivos

relevantes dessa terapia génica para distrofia muscular de
Duchenne., , Os principais resultados observados nos
estudos clinicos incluem a expressao significativa da
microdistrofina nas fibras musculares, confirmada por
bidpsia, além de melhora funcional motora mensuravel
por escalas como a NSAA (North Star Ambulatory
Assessment), especialmente em criangas tratadas em
idade precoce. Em diversos ensaios, houve estabilizagdo
ou ganho de marcos motores, incluindo tempo para
levantar do chdo, velocidade de caminhada e resisténcia
fisica. A resposta ao tratamento parece ser mais favoravel
quando administrado antes da perda de marcha., , Uma
das grandes facilidades relatadas é a administragdo Unica
por infusdo intravenosa, o que representa um avango em
relagdo a terapias continuas de uso didrio, melhorando a
adesdo e diminuindo a carga terapéutica sobre o paciente
e a familia. Além disso, os eventos adversos descritos até
agora sdo, em geral, manejaveis com acompanhamento
adequado. Portanto, mesmo sem experiéncia direta até o
momento, os dados publicados justificam o otimismo
quanto ao impacto clinico dessa terapia e sua potencial
inclusdo no manejo integrado de pacientes com DMD.,
Negativo e dificuldades: Embora o delandistrogeno
moxeparvoveque (Elevidys®) tenha demonstrado perfil de
seguranca geralmente favordvel nos estudos clinicos,
alguns eventos adversos podem ocorrer, como elevagdo
transitoria de enzimas hepaticas, nauseas, vomitos, febre,
trombocitopenia e reagdes imunoldgicas leves. Esses
efeitos, na maioria das vezes, foram autolimitados ou
controlados com suporte clinico e monitoramento
laboratorial, sem comprometer a continuidade do
tratamento. A triagem adequada de anticorpos anti-AAV9
e 0 seguimento especializado ajudam a minimizar riscos e

garantir maior seguranga na infusdo.

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

2 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Prednisolona / Deflazacorte / Prednisona,
Positivo: O uso de corticosteroides na distrofia
muscular de Duchenne (DMD) representa uma
intervencgdo terapéutica essencial, com
beneficios comprovados na modulagdo da
progressao clinica da doenca. Do ponto de vista
da genética clinica, sua indicagdo se
fundamenta em dados consistentes que
demonstram melhora funcional em pacientes
com delegGes, duplicagdes ou variantes
pontuais no gene DMD, os quais resultam em
auséncia ou disfungdo da proteina distrofina,
fundamental para a estabilidade das fibras
musculares. A administragdo regular de
corticosteroides, como prednisona ou
deflazacorte, contribui para a redugdo da
inflamagdo cronica, retardando o processo de
degeneracdo e fibrose muscular. Na pratica,
observa-se prolongamento do tempo de
marcha independente, preservagdo da fungdo
respiratoria e cardiaca, e atraso na instalagdo
de escoliose, fatores que resultam em melhor
qualidade de vida e maior sobrevida., Contudo,
apesar desses efeitos positivos, 0s
corticosteroides ndo sdo isentos de limitagcGes.
Entre os efeitos adversos mais frequentes,
destacam-se ganho de peso, redugdo do
crescimento linear, osteopenia, risco de
fraturas, hipertensdo, catarata e alteragdes
comportamentais. Tais efeitos exigem
acompanhamento continuo com abordagem
multidisciplinar, incluindo suporte nutricional,
endocrinolégico e psicoldgico. , Negativo:
Apesar de serem considerados a principal
terapia modificadora da histdria natural da
distrofia muscular de Duchenne (DMD), os
corticosteroides estdo longe de ser ideais. Seu
uso prolongado, ainda que beneficie a fungdo
motora e respiratoria, impde um custo
bioldgico significativo ao paciente. Os efeitos
adversos sdo humerosos, previsiveis e, em
muitos casos, extremamente debilitantes.
Entre os mais comuns e graves estdo ganho de
peso excessivo, comprometimento severo do
crescimento linear, osteopenia acentuada com
risco elevado de fraturas vertebrais e longas,
hipertensdo arterial, resisténcia insulinica,
catarata subcapsular posterior,
imunossupressdo e alteragdes
neuropsiquiatricas, como irritabilidade intensa,
labilidade emocional e até quadros de
depressdo ou psicoses., Esses efeitos ndo sdo

42 Evidéncias clinicas:

42 - Sim. Como médico
geneticista com atuagdo
direta no acompanhamento
de pacientes com distrofia
muscular de Duchenne
(DMD), considero importante
destacar que as evidéncias
clinicas atualmente
disponiveis sobre o
delandistrogeno
moxeparvoveque (Elevidys®)
demonstram beneficio
funcional especialmente em
pacientes ambulatoriais, com
idade entre 4 e 5 anos, em
que ainda ha reserva motora
para responder a expressao
da microdistrofina. Os dados
do estudo EMBARK indicam
melhora média de
aproximadamente 3 pontos
na escala NSAA (North Star
Ambulatory Assessment) em
52 semanas, 0 que, mesmo
que abaixo da significancia
estatistica no endpoint
primario, é clinicamente
relevante em uma doenga de
curso inexoravelmente
progressivo., ,
Adicionalmente, a
documentagdo da expressdo
robusta de microdistrofina
nas bidpsias musculares dos
pacientes tratados representa
um desfecho substituto
biologicamente plausivel,
reconhecido por agéncias
reguladoras internacionais
como marcador de efeito
terapéutico. A eficicia é mais
evidente quando o
tratamento é iniciado
precocemente, antes da
perda funcional mais
acentuada, o que reforga a
importancia de critérios de
elegibilidade bem definidos e
acesso precoce ao diagndstico
e ao tratamento.

52 Estudos
economicos:

52 - Sim. Do ponto de
vista técnico, é
fundamental que os
estudos econémicos
sobre a incorporagdo do
delandistrogeno
moxeparvoveque
(Elevidys®) considerem o
custo global da distrofia
muscular de Duchenne
(DMD) ao longo do
tempo, e ndo apenas o
custo imediato do
medicamento. Trata-se
de uma condigdo genética
progressiva e
devastadora, que acarreta
perda funcional precoce,
necessidade de ventilagdo
mecanica, cuidados
intensivos, cirurgias
ortopédicas,
medicamentos continuos
e suporte multidisciplinar,
além do impacto
socioeconémico sobre as
familias, frequentemente
forgadas a abandonar o
trabalho para prover
cuidados domiciliares., ,
Apesar do custo elevado
da terapia génica, o
modelo de dose Unica do
Elevidys pode, a longo
prazo, reduzir
significativamente a
demanda por
intervengdes hospitalares,
equipamentos,
internagdes e
medicamentos de uso
continuo, o que deve ser
considerado nos modelos
de custo-efetividade.
Além disso, o beneficio de
preservar marcos
motores e retardar a
progressao da doenca
tem valor imensuravel em
termos de autonomia,
qualidade de vida e
produtividade indireta
para a familia e para o
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32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
eventos raros ou colaterais discretos — sdo
quase inevitdveis com o uso crénico, exigindo
vigilancia constante e frequentemente
comprometendo o bem-estar da crianga. A
qualidade de vida pode ser duplamente
impactada: pela progressdo natural da doenca

e pelos efeitos colaterais da propria medicagdo.

Muitas familias vivem o dilema de ver o filho
ganhar meses ou anos de marcha as custas de
obesidade mérbida, baixa autoestima, dor
dssea cronica ou crises emocionais graves. A
toxicidade cumulativa dos corticosteroides é
uma realidade inegével, e seu uso deve ser
avaliado de forma critica, caso a caso, com
estratégias de mitigagdo ativa. Enquanto ndo
ha uma terapia ideal, é papel do geneticista
clinico esclarecer que o beneficio dos
corticosteroides ndo é absoluto, e sim um
equilibrio precario entre ganho funcional e
desgaste sistémico.

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:
sistema de saude.

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

2-Ndo

Interessado no - - > 42 - Ndo 52 - Ndo
Medicamentos sao direitos de todos!! Inclusdo
tema :
no SUS ja!
16/06/2025
Familiar, amigo 1§.- Eu ach~o que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - Nao 52 - Nao
. Criangas ndo merecem passar por essa doenga
ou cuidador de .
- , eu estou na torcida pra que vcs tenha a cura
paciente dessa doenca
16/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
16/06/2025
Familiar, amigo 12- Eg acho qug deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 3a.- 'SirTT, comlo f:uidafjor qu respons.é'vel, Qual: 42 - N3o 52 N3o
. Os pais de meninos aguardam pela Corticoide, calcio e vitamina D, Positivo:
ou cuidador de . ~ : ) " .
K incorporagdo da terapia genica ao Sus Melhora em habilidades motoras, Negativo:
paciente Casos leves de enjoo contidos com
16/06/2025 medicamentos
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 32- Ndo 42 - N3o 52_ N3o

ou cuidador de
paciente

16/06/2025

Criangas precisam desta oportunidade
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Erencsionallte 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . N3o
. Apesar do alto valor do medicamento, os casos
sdo raros.
17/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de
paciente
17/06/2025
Interessadeing 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Sou 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 2 _ N3o a_Nio
tema Vamos dar a chance deste meninos terem uma familiar de um dos meninos que recebeu a terapia aqui no Esteroides. , Positivo: Apenas uma diminuigdo
vida mais longa por mais tempo voltando a Brasil. Ndo sou da drea médica e ndo tenho conhecimento da inflagdo muscular, nenhuma evolugéo do
17/06/2025 sonhar. técnico, mas posso afirmar com o coragdo que avidado  quadro da doenga. , Negativo: Muitos efeitos
meu sobrinho mudou completamente apds a terapia., , colaterais incluindo aumento de peso
Ele, que sempre sonhou em jogar bola, hoje consegue exacerbado.
realizar esse sonho. Mais do que isso — passou a acreditar
que é possivel sonhar, que existe um futuro pela frente., ,
Quem conhece a Distrofia Muscular de Duchenne (DMD)
sabe que esses meninos, infelizmente, nascem com um
atestado de morte. A terapia é uma esperanga real —
uma salvagdo para tantos meninos e familias que hoje s6
enxergam limitagdes., , Peco, de coragdo, que essa chance
de sonhar e viver seja oferecida a mais criangas. Assim
como meu sobrinho teve essa oportunidade, outros
meninos também merecem poder sonhar com um futuro
diferente., Positivo e facilidades: Meu sobrinho passou a
voltar a sonhar e ter uma perspectiva de vida a longo
prazo. Passou a se trocar sozinho e jogar bola com os
amigos. , Negativo e dificuldades: Dificuldade de acesso a
esta terapia no Brasil.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a_Nio a_Nio
saude
17/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo a_N3o 52_ N3o
e Esse é o Unico medicamento capaz de frear a
K doenga trazendo mais qualidade de vida para
paciente os meninos portadores de Duchenne. Ele é
17/06/2025 uma esperanga para os pais e por ser um
medicamento de alto custo precisamos que
seja incorporado no SUS para que todos
possam ter acesso.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _ N3o 2 _N3o

ou cuidador de
paciente

17/06/2025

uma necessidade extrema para a saude do
paciente
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Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . N3o
ou cuidador de
paciente
17/06/2025
Profissional de 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satide, Qual: Elevidys, 2 - Sim, como profissional de saude, Qual: a_Nio 2_Nio
satde Baseado na minha experiéncia clinica com os Positivo e facilidades: Sou médico neurologista com Corticoesterdides, Positivo: O beneficio dos

dois primeiros pacientes tratados com Elevidys atuagdo na area de doengas neuromusculares e tive a corticoesteroides é inegavel e ja vem sendo
17/06/2025 no Brasil, observamos melhora funcional oportunidade de participar diretamente da infusdo e do demonstrado em diversos estudos clinicos.

sustentada e auséncia de eventos adversos seguimento dos dois primeiros pacientes com distrofia Reforgo entretanto que o beneficio da terapia

graves. Ambos os pacientes apresentaram muscular de Duchenne (DMD) tratados com Elevidys no génica se soma ao do corticéide ja que os

melhora na pontuagdo da escala NSAA aos 6 Brasil., , Ambos os pacientes realizaram a infusdo entre 5 pacientes nos estudos clinicos e tratados

meses (de 29 para 33 e de 22 para 26 pontos, e 6 anos de idade, com mutagBes compativeis com a estavam ja com regime de corticéide basal.,

respectivamente), além de redugdo do tempo  indicagdo da terapia génica e titulos negativos de Negativo: Aumento de risco de osteoporose,

em testes cronometrados, saindo de valores anticorpos anti-AAVrh74. O acompanhamento clinico ja ganho de peso, alteragdes comportamentais.

superiores a 5 segundos (associados a risco de  ultrapassa um ano no primeiro caso, e se aproxima de um

perda de marcha) para valores abaixo desse ano no segundo., , Durante o periodo perinfusional,

limiar., , Esses achados sdo consistentes com os ambos os pacientes apresentaram boa tolerancia a

resultados do estudo EMBARK, ensaio clinico medicagdo, sem eventos adversos significativos, a excegdo

fase 3 randomizado e controlado, que avaliou de episddios isolados e autolimitados de vémitos. Nao

delandestronogeno moxaparvovec em foram observadas alteragdes laboratoriais graves ou

meninos com DMD de 4 a 7 anos de idade. necessidade de internagdo prolongada., , Em relagdo a

Embora o desfecho primario (mudanga na eficacia, observamos melhora clinica mensuravel nas

pontuagdo da NSAA em 52 semanas) ndo tenha avaliagdes de fungdo motora. Na escala NSAA (North Star

atingido significancia estatistica entre os Ambulatory Assessment), o primeiro paciente evoluiu de

grupos, o estudo demonstrou beneficio clinico 29 para 33 pontos e o segundo de 22 para 26 pontos aos

relevante em subgrupos e melhora sustentada  seis meses, com manutengdo dos ganhos nas avaliagdes

em dominios motores especificos, como subsequentes. Ambos também apresentaram melhora em

levantar do chdo, caminhar e correr. Portanto, testes cronometrados de fungdo motora (como levantar

diante da gravidade e progressividade da DMD, do chdo e caminhar 10 metros), com redugdo do tempo

da auséncia de opgBes terapéuticas curativas e  para valores inferiores a 5 segundos — limiar considerado

do potencial da terapia génica em modificaro  clinicamente relevante por se associar a menor risco de

curso da doenga, considero tecnicamente perda da deambulagdo em curto prazo., Negativo e

adequada e eticamente necessaria a dificuldades: Acesso ainda limitado.

incorporagdo de Elevidys no SUS, de forma

criteriosa e baseada em protocolos clinicos

bem definidos.
[ieressads ne 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
tema
17/06/2025
Profissional de E.— E.u acho gue deve ser incorpprado no S.US, 2-Nao 2-Nao 2 - N3o a_N3o

. Vai ajudar criangas a terem qualidade de vida

saude )

diante dessa doenga.
17/06/2025
Erofissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o

saude

17/06/2025

Urgente!!
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Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
saude
18/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de Esse medicamento é essencial para a salde e
K qualidade de vida de muitas criangas com
paciente Distrofia Muscular de Duchenne, por isso é
18/06/2025 urgente a Inclusdo do Elevidys no SUS.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o a_N3o
ou cuidador de
paciente
18/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32- Ndo 2 _N3o 2 _Nio
ou cuidador de
paciente
18/06/2025
Interessado no 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo 2. Ndo a - N3o a_N3o
tema
18/06/2025
Profissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 32 - Sim, como profissional de satide, Qual: 42 - N3o 52 N3o
satde Apesar de pessoalmente n3o ter tido a Como fisioterapeuta, acompanhei casos de
oportunidade de acompanhar um paciente que pacientes com Distrofia Muscular de Duchenne,
18/06/2025 tenha feito uso do Delandistrogeno que recebiam apenas a corticoterapia e outros
Moxeparvoveque, tenho acesso aos estudos medicamentos para controle dos diversos
realizados, assim como colegas profissionais impactos causados por esta importante
que estdo acompanhando esses pacientes e alteragdo genética. (cardiacos por exemplo),
trazem um resultado excelente com melhora Positivo: Sem duvida as medicagBes que sdo
nas escalas de avaliagdo, e mudanca associadas a histéria natural da doenca, sendo
significativa na histéria natural da doenga. implementadas a medida que ocorre o avango
do quadro clinico sdo imprescindiveis para
melhora da qualidade de vida do paciente.,
Negativo: Essas medicagdes no entanto, ndo
atuam na causa da doenga, que é a falha na
codificagdo da proteina Distrofina, que resulta
na progressiva degeneragdo do tecido muscular.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
’

ou cuidador de
paciente

18/06/2025

todos meninos com DMD precisam deste
medicamento

corticoides, Positivo: diminui¢do de perda
muscular, Negativo:
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Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . N3o
ou cuidador de
paciente
18/06/2025
Familiar, amigo 2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2-Ndo 2 _ Nio 2 _Nio
ou cuidador de
paciente
18/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
e Vidas precisam ser salvas
paciente
18/06/2025
Familiar, amigo 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
ou cuidador de Todo medicamento que possa levar esperanga

K e/ou alivio deve ser distribuido pelo SUS,
paciente principalmente os de alto custo. Mesmo que
18/06/2025 ndo resolva o problema, mas qualquer melhora

é significativa para quem precisa.

Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Sim,, como cuidador ou responsdvel, Qual: O Unico 2. Nio a_Nio a - N3o
ou cuidador de Temos que garantir o futuro de nossas medicamento é o Elevidys, ao qual ndo temos acesso

K criangas, e o Elevidys e a esperancga para devido ao alto custo, Positivo e facilidades: Esperasse uma
paciente criangas com Duchenne ter um futuro melhora na qualidade de vida e longividade, Negativo e
20/06/2025 saudavel. dificuldades:
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de Doenga rara, sem cura, com potencial

K gravissimo para 6bito. PRECISA DE MAIS? NAO.
paciente NAO PRECISA. ESSA INCORPORAGAO E PARA
20/06/2025 ONTEM. BORA GOVERNOOO!
ieressads ne 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . N3o

Sou a favor do tratamento da Distrofia
Muscular de Duchenne via SUS para pessoas
20/06/2025 carentes.

tema
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Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Profissional de 2. Eu acho quej deve ser incorporado no SUS, a. . Sim,, c’c.>mo profi§sional de saude, Qual: a. .Sim, corr.w profissiqnal de saude, Qual: 42 - Conforme citado acima, 5a_ N3o
satde Ao -Iorlgolde mais de 30 anos a.tulando na Corticosteroides, Elevidys, escala mott.)ra North St~ar Cortlf:gstgrqdes, aten.dl.ment0§ - pude acompanhar dois casos
assisténcia pude acompanhar inimeros Ambulatory Assessment (NSAA), Medida de Fungdo multidisciplinares de fisioterapia, terapia que fizeram uso da
20/06/2025 pacientes com distrofia muscular de Duchenne  Motora para Doengas Neuromusculares (MFM), ocupacional, psicologia, fonoaudiologia, medicacio delandistrogene
e testemunhar a perda de suas capacidades Performance of the Upper Limb Scale 2.0 (PUL), teste de  assisténcia social, nutricionista, enfermagem, moxeparvovec com melhora
motoras, autonomia e potencialidades. Até o caminha de 6 minutos (TC6M), teste de corrida 10 metros equipe médica formada por pneumologista, na performance dos testes
momento, os Unicos tratamentos (TC10M), tempo de levantar do solo, tempo de subida de  geneticista e ortopedista, Positivo: Apesar do cronometrados. Apesar do
disponibilizados pelo SUS para esta populagdo 4 degraus, Positivo e facilidades: Percebi melhora na envolvimento e comprometimento da familia pouco tempo de
sdo o tratamento multidisciplinar (incluindo a performance dos testes cronometrados apds o uso do com a reabilitagdo, uso de orteses, acompanhamento até a
reabilitagdo), de corticoterapia e delandistrogene moxeparvovec, e apesar de ndo ter regularidade dos alongamentos, o curso da presente data, e de n3o ter
medicamentos para acompanhamento que ocorrido mudanga na pontuagao final da escala NSAA evolugdo da doenga é implacavel levando estes ocorrido mudanca na
melhorem as capacidades cardiaca, pulmonar e apds 3 meses do uso da droga (tempo curto de paciente ao ébito por complicagbes pontuacio final da escala
da satide 6ssea com o intuito de retardar a acompanhamento), os familiares relataram perceber a pulmonares e cardiacas. Até o presente NSAA, os familiares relataram
progressdo da doenga, mas ndo que atue na crianga mais ativa nas AVDs, Negativo e dificuldades: Ndo momento, nenhuma medicagdo foi capaz de perceber as criancas estio
CAUSA da doenga. O delandistrogene observei resultados negativos. As duas criangas que modificar o curso e a evolugdo desta doenga, mais ativas. Em nenhum dos
moxeparvovec € a primeira terapia génica que  acompanhei ndo apresentaram efeitos adversos a droga e Negativo: Até o momento o corticosterdide era  ;50¢ ocorreu efeito colateral
visa reduzir a progressdo da doenca e melhorar ambas estdo, até o momento, respondendo a Unica droga que promovia certo pés medicacio.
a fungdo muscular destes pacientes., Os favoravelmente a medicagdo retardamento das perdas motoras, no entanto,
impactos desta doenga sdo enormes e a seu uso prolongado ocasiona aumento de peso,
auséncia de tratamento pode gerar perda de risco de fraturas por conta de osteoporose,
qualidade de vida, de produtividade e alterac@es glicémicas, hipertensdo além de
diminuicdo de renda familiar. quadros de irritabilidade e depressdo
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 52 _ N3o

ou cuidador de
paciente

20/06/2025

Sabemos que essa terapia génica ndo significa
a cura para a DMD, contudo é uma grande
oportunidade para que meninos nessa
condigdo tenham uma chance de qualidade de
vida. N3o se trata de sobrevida, mas sim de
uma vida digna, capaz e feliz, sem tantas
limitagGes, dores, privagdes e medo... medo do
futuro, medo da morte. E sobre ter perspectiva
de vida. E sobre futuro.

Apenas com terapias multidisciplinares
(fisioterapia e terapia ocupacional)., Positivo:
Ainda ndo foi possivel perceber resultados.,
Negativo:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

20/06/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Por enquanto temos uma Unica forma de
manter a esperanca de salvar a vida das
criangas com DMD, que possamos alcangar!!!
Existe um medicamento, o Elevidys, que essas
criangas tenham acesso a ele, mesmo que seja
de alto custo, por que a vida é s6 uma! SOU
TOTALMENTE A FAVOR DA INFUSAOQ.

2-Sim,, como cuidador ou responsdavel, Qual: Elevidys,
Positivo e facilidades: Com a infusdo do Elevidys no meu
filho pudemos perceber mais agilidade nos reflexos
motores e melhores indices metabdlicos em comparagdo
de antes da infusdo., Negativo e dificuldades: Valor
elevado e s6 é possivel conseguir com ajuda do governo.

42 - Nesse momento ndo. 52 - Nesse momento ndo.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

20/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Ajudar vidas
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo

As criangas raras tem direito a vida !, Esse

tratamento deveria ser um direito garantido !,

Nossas criangas estdo lutando contra o tempo

21/06/2025 , tempo esse que ndo temos, Elevidys ja !!l,

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

42 - Nao 2-Ndo
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Contribuiu
como:

Profissional de
saude

21/06/2025

12 Opinido, comentario:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Trata-se de uma necessidade ndo atendida
para uma doenga rara, de efeitos
devastadores, para o paciente, a familia, com
grande comprometimento do sistema de
saude. A possibilidade de acesso pela via
judicial de uma parcela das familias que tem
condigdes socioecondmicas causa inequidade
nao desejavel.,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

2, Sim,, como profissional de saude, Qual: Acompanho
o desenvolvimento de novas intervengdes para DMD,
dentre elas as pesquisas com delandistrogeno
moxeparvoveque. Tenho experiéncia com os cuidados
gerais de suporte para a Distrofia Muscular de Duchenne
(DMD) e com atalureno em pesquisa clinica. Como
professora associada da UFRJ, contribui na construcdo de
um servigo de assisténcia para criangas e adolescentes
com doengas neuromusculares na UFRJ, montamos
projetos de pesquisa, temos um banco de dados,
acompanhei durante mais de 30 anos evolugdo e
progressdo destes pacientes. A jornada dos meninos com
DMD é longa e dificil para eles com reflexos negativos
para seus familiares. Ao perder a capacidade de andar
tendem a abandonar escola por dificuldade de acesso,
deixando de se capacitar para atividades laborativas. Em
sequencia a este marco negativo, o da perda da marcha,
outros ocorrem em sucessao., , Positivo e facilidades: O
delandistrogeno moxeparvoveque, terapia génica, que
induz a produgdo de microdistrofina pelas células
musculares transfectadas, atende a uma lacuna de
cuidado aos pacientes com distrofia muscular de
Duchenne. Os cuidados gerais estabelecidos, incluindo a
corticoterapia, garantem o suporte ao paciente, mas nao
atuam na causa basica da DMD, que é a falta desta
proteina. E a presenga de distrofina que permite a célula
muscular manter-se integra com os repetidos ciclos de
contracgdo e relaxamento. A degeneragdo de células
musculares é parcialmente equilibrada pela processo de
regeneragdo, mas na persisténcia da degeneracdo,
desencadeia-se uma cascata de outros eventos, sendo um
deles o processo inflamatério, parcialmente abordado
pela corticoterapia. A terapia génica se propde em uma
Unica aplicagdo manter a integridade da fibra muscular
transfectada, reduzindo a magnitude da degeneracdo,
diminuindo seu gatilho através da produgdo da
microdistrofina. O estudo clinico de fase 3 do
delandistrogeno moxeparvoveque trouxe resultado
positivo sobre um desfecho importante, a reducdo do
tempo de levantar do solo. Este desfecho se relaciona a
outros desfechos de progressdo da DMD, quais sejam:
perda da marcha, progressdo de limitagdo ventilatéria e
possivelmente posterior limitagdo de expectativa de vida.,
, Negativo e dificuldades: E preciso cuidado ao se referir a
dificuldades ou resultados quando os motivos podem
estar na doenga e ndo nos resultados de pesquisa clinica
de uma intervengdo. A DMD é uma doenga cronica,
progressiva, mas de curso ndo linear e de duragdo de

multiplos anos. Além disto, a sua fisiopatogenia também é

complexa, com uma causa basica, mutagdo no gene da
distrofina que impede a produgdo da proteina distrofina,
mas também com cascata de eventos subsequentes.
Portanto a doenga em si é de dificil abordagem em

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

2 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Conforme mencionei, tenho experiéncia com
os cuidados gerais de suporte para a Distrofia
Muscular de Duchenne (DMD) e com atalureno
em pesquisa clinica., Positivo: Os cuidados
gerais auxiliam no suporte. O atalureno atua na
producdo da distrofina, mas somente em casos
de mutagdo de ponto que determina codigo de
parada prematuro (mutagdo nonsense). Nos
casos dos pacientes que continuam em
acompanhamento no nosso centro, com
medicagdo custeada pela industria no pos
estudo, verificamos que a adesdo aos cuidados
gerais em conjunto com uso de medicamento
com alvo na produgédo da distrofina, lentifica a
progressdo da doenga, adiando mais o
momento de perda da marcha, adiando a
perda de fungdo motora de membros
superiores, adiando a queda da capacidade
vital for¢ada, adiando necessidade de
equipamentos (cadeira de rodas, ventilagdo
ndo invasiva)., Negativo: Para os que ndo tem
acesso aos cuidados gerais a progressdo é
muito devastadora. Para os que tem indicagdo
pela mutagdo sem sentido ao atalureno e nao
tiveram a oportunidade de acesso a pesquisa a
progressao é mais rapida para perda de
marcha, depois para perda de fungdo de
membros superiores a seguir para necessidade
de uso de ventilagdo ndo invasiva, e tem
portanto, expectativa de vida reduzida.

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

42 - A trajetéria da DMD, seus 52 - Ndo.
marcos negativos,
relacionados aos efeitos na
fungdo motora de membros
inferiores, membros
superiores e musculatura
axial/respiratdria, tem sido
objeto de estudo. Neste
sentido as provas
cronometradas tiveram
importancia, por serem
instrumentos de baixo custo,
de facil emprego, e que
guardam fundamental
relagdo com a progressdo.
Seguem duas referéncias
importantes deste aspecto:
Mazzone ES, Coratti G,
Sormani MP, Messina S, Pane
M, D&#39, Amico A, Colia G,
Fanelli L, Berardinelli A,
Gardani A, Lanzillotta V,
D&#39, Ambrosio P, Petillo R,
Cavallaro F, Frosini S, Bello L,
Bonfiglio S, De Sanctis R, Rolle
E, Forcina N, Magri F, Vita G,
Palermo C, Donati MA,
Procopio E, Arnoldi MT,
Baranello G, Mongini T, Pini
A, Battini R, Pegoraro E,
Torrente Y, Previtali SC, Bruno
C, Politano L, Comi GP,
D&#39, Angelo MG, Bertini E,
Mercuri E. Timed Rise from
Floor as a Predictor of Disease
Progression in Duchenne
Muscular Dystrophy: An
Observational Study. PLoS
One. 2016 Mar 16,
11(3):e0151445. doi:
10.1371/journal.pone.015144
5. PMID: 26982196, PMCID:
PMC4794120. McDonald CM,
Signorovitch J, Mercuri E, Niks
EH, Wong B, Fillbrunn M,
Sajeev G, Yim E, Dieye |,
Miller D, Ward SJ, Goemans
N, Investigators from the
PRO-DMD-01 Study,
Collaborative Trajectory
Analysis Project (CTAP).
Functional trajectories before
and after loss of ambulation
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentdrio:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

pesquisa clinica. Nem sempre o periodo de duragdo da
pesquisa é capaz de apresentar magnitudes de desfecho,
sendo importante um acompanhamento dos resultados
dos periodos de extensdo das mesmas. Neste sentido,
temos tido oportunidade de acompanhar a confirmagdo
dos resultados promissores iniciais com o passar do
tempo, expressos nos desfechos inicialmente inseridos no

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

in Duchenne muscular
dystrophy and implications
for clinical trials. PLoS One.
2024 Jun 3, 19(6):e0304099.
doi:
10.1371/journal.pone.030409
9. PMID: 38829874, PMCID:

desenho do estudo de fase 3. Adicionalmente, o PMC11146704.
acompanhamento dos meninos que compuseram as
primeiras fases da pesquisa com delandistrogeno
abeparvoveque com ressondncia magnética do musculo,
mostra a estabilidade deste tecido ao longo de 5 anos até
o presente momento.,
a. i a_Nj3 a_sj f . AP,
Freressads ne 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 3 Slm, como paciente, Qual: , Positivo: , a_Nio a . N3o
Negativo:
tema
21/06/2025
Familiar, amigo 12-Eu acho.que dfzve ser incorporad.o noSUS, 22-Nido 32 - Sim, como cuidador ou resprhsével, Qual: 2 _N3o 2 Avida de 1 pessoa
ou cuidador de Nossos meninos ndo tem z?cesso mw.t?s vezes Apenas cqm o Deflazacort: , Positivo: Muito deveria estar acima de
i ao tratamento que necessita, pela dificuldade pouco, pois a doenga continua avangando. , qualquer valor
paciente de profissionais capacitados e medicamentos Negativo: Aumento de peso em excesso. independente de sua
21/06/2025 que demoram a vir para o Brasil que seria uma condi¢do, pois muitas
contribui¢do pare? melhor qualidade de vida vezes ndo temos acesso a
para nossos meninos. essas medicagdes devido
ao custo.
a . A NE _— . . . . B
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser |r1corporadci noSUS, 22-Nido 3 Slm, como c!vudad.or ou responsavgl, Qual: 42 - N3o a_Nio
ou cuidador de Sou totalmente a favor da incorporagdo do Meu filho tem Distrofia muscular e hoje faz uso
K medicamento no Sus. Ja temos comprovagdes de 4 medicamentos para se manter.
paciente suficiente aqui mesmo no Brasil que o Corticoides é mais 3 medicamentos para o
21/06/2025 medicamento é eficaz para nossas criangas. coragao. , Positivo: , Negativo:
Precisamos Urgentemente da ampliagdo do
medicamento para criangas a cima de 7 anos.
. . a. i a. a.
Familiar, amigo Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao Ndo a_Nio a_Nio
ou cuidador de
paciente
21/06/2025
- a_ i a_ E
Preficsitemal clz Eu acho que deve ser incorporado no SUS, N&o Nao a_Nio a_N3o

saude
21/06/2025

Trabalhamos com este perfil de pacientes e a

medicagdo tem melhorado a qualidade de vida

deles.
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Paciente 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 9~— Sim, como paciente, Qual: Medicamentos  4a _ N30, a_ N3o.

Direito a saude é constitucional a todos. O SUS NAO exclusivos da doenga de uso diario e
22/06/2025 é um sistema constitucional e deve continuo - deflazacort, carvedilol,

acompanhar a evolugdo e as tecnologias que espironolactona, maleato de enalapril,

proporcionam sua eficacia. O medicamento em coenzima q10, carbonato de célcio, vitamina

questdo, deve ser fornecido se assim cabe D3. Usou 2x acido zoledrdnico. , Positivo: Ndo

como solugdo para a DMD, seja parcial ou podemos citar pontos positivos, pois o uso dos

total. Os responsaveis pelas criangas devem ser medicamentos iniciou-se cedo., Negativo:

livres em escolher a aplicagdo ou ndo, se Progressdo da doenga permanece visivel

responsabilizando por tal decisdo. Bem como mesmo com medicagdes, bem como os efeitos

todo aparato e kit necessario para a melhor colaterais. Apds 2 anos de consumo de

qualidade de vida do paciente com Duchenne deflazacort, manifestou-se efeitos colaterais

(ou qualquer doenga rara) deve ser fornecido como: inchago e inicio de osteoporose,

pelo SUS, como principio basico. Anvisa fez sua exigindo necessecidade de uso de acido

parte, diante de pressdo e movimentagdo zoledrdnico para controle. Situagdo a qual o

popular, mas ela deve fazer sua parte sempre. SUS ndo fornece diretriz, nem densitometria

A diretriz do SUS para distrofia muscular de dssea para essa idade e nem o medicamento

duchenne necessita urgente de atualizagdo. para controle, devendo ser realizado de forma

SUS FAGA SUA PARTE. A Conitec deve fazer sua particular.

parte e manter-se agil quanto aos estudos

mundiais, confiamos nos profissionais que

ocupam essa obrigacgdo, infelizmente s6

estamos onde estamos nesse momento devido

a movimentagdo publica de pacientes,

PESSOAS VUNERAVEIS LUTANDO PARA TEREM

VEZ. Existem outros medicamentos de menor

valor no mercado, como Givinostat e o

Vamorolone, que o SUS ainda ndo se

movimentou e sem previsao para isso. Pelo

principio da ordem, ndo cabe aos cidaddos

lutarem por suas necessidades basicas de

salide, mas cabe aos 6rgdos governamentais

competentes disponibilizar solu¢Bes

atualizadas para a saude publica, evitando

sofrimento e mortes. Tudo que envolve e é

direcionado ao ser humano, sempre sera

prioridade.
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo a_N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

22/06/2025

Como profissional da saude e amiga de mae
que tem filho com a doenga, me sensibilizo
com a importancia da aprovagao de recursos
que possa viabilizar uma tratamento, que
proporcione de fato esperancga de vida e
qualidade para esses pacientes.
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ Tivemos acesso a a_N3o
ou cuidz;dor de Tive o diagnodstico do meu filho Manoel em Deflazacorte , Positivo: Esta participando de imagens de meninos que j
K meados de abril de 2025. Estamos realizando atividades fisicas nas terapias de forma mais ;
aciente tomaram o Elevidys como
P 0s exames pra ver a compatibilidade com o ativa, Negativo: Iniciou o uso em 28/05/2025e  gprico de Varginha MG e
22/06/2025 Elevidys. Caso apto aclessar o medicamentq ja ganhou 2,5 kg Arthur Sales de Taubaté. E
sem Acdo Judicial serd primordial pois ele ja realmente promissores os
tem 7 anos e 5 mesesl!!, resultados que visualizamos
como correr rampas sem cair
e subir escadas com mais
autonomia
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - Nao 52 N3o
-~ cuidaldor i Meu neto precisa do Givinostat pra ter uma
K vida com saude
paciente
22/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32- Ndo 2 _N3o 2 _Nio
ou cuida'dor de Criangas sem condigdes financeiras precisam
K da medicagdo pra viver e o mais rapido
paciente possivel!!
22/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidz;dor de O Elevidys é capaz de mudar o curso dessa
i doenga tdo cruel, com ele as criangas terdo a
paciente chance de uma vida digna
22/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _ H4 casos de resultados a_N3o
L Elevidys é uma esperanca para criangas com .
positivos.
ou c‘wdador de distrofia muscular.
paciente
22/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32- Ndo 2 _N3o 2 _Nio
ou cuidador de
paciente
22/06/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo a- Ndo a_Nio 2_Nio
ou cuida'dor de O medicamento deveria sim ser incorporado ao
K SUS, pois se trata de uma minoria que depende
paciente do medicamento para que se tenha uma vida
22/06/2025 digna. O Brasil é Maravilhoso e ndo se pode
deixar que sonhos se acabem por falta do
direito ao medicamento.
Interessadoino 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o

tema

22/06/2025
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
ou cuidador de O elevidys é capaz de mudar o curso da
ient doenca, trazendo esperanga para as familias.
paciente
22/06/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nio 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 a - N3o
ou cuidador de O medicamento paralisa o avango da doenga e Deflazacort ( corticoide), Positivo: Retardou um
K tem tido resultados positivos por aqueles que pouco os sintomas da doenca., Negativo:
paciente fizeram a infusdo..A doenga é muito agressiva, Aumento de peso, problemas nos olhos (
22/06/2025 leva nossos filhos a cadeira de rodas e vai catarata), aumento da pressdo arterial.
degenerando todos os musculos até leva-los a
morte. Precisamos urgente dessa
incorporagdo. Nossos filhos merecem viver.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Elevidys, 32-Ndo 2 _Nao 2 _Nio
ou cuidador de Positivo e facilidades: Para a doenca , Negativo e
ient dificuldades: Nenhuma
paciente
22/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ No momento n3o 52 N3o
ou cuidador de Eu, tenho um filho com Duchene essa doenga Corticoide predsolona, Positivo: Retarda um
K € muito devastadora e o elevydis vai melhorar pouco a doenga , Negativo: Irritabilidade.
paciente muito o quadro de avango da doenga, Perdi
22/06/2025 um irmdo pra Duchene e ele sofreu muito ndo
quero ver o meu filho passar o mesmo é muito
sofrimento.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Elevidys, 2-Ndo 42 - Anexo 52_ N3o
saude Doenga devastadora, sem nenhuma outra Positivo e facilidades: A aplicagdo do medicamentos
terapia capaz de retardar a progressdo da transcorreu sem intercorréncias ou eventos adversos
22/06/2025 doenga até o momento. Apesar do alto custo,  durante a infusdo do medicmamento., Negativo e
dados dos estudos sugerem a eficacia e dificuldades: Tive experiéncia com dois pacientes. Um
estamos vendo melhora na fungdo motora dos  deles apresentou elevagdo assintomatica das
pacientes tratados que estamos transaminases que voltaram ao normal com ajuste do
acompanhando. corticosterdide.
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . Nio
e Muito importante para as criangas terem uma
ient oportunidade e condi¢do de vida melhor.
paciente
23/06/2025
Familiar, amigo 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Nao 2 Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o a_N3o

ou cuidador de
paciente

23/06/2025

Delandistrogeno moxeparvoveque contribui
positivamente nos para pacientes com distrofia
de duchenne. E muito importante a sua
inclusdo no SUS, pois muitas criangas serdo
beneficiadas.

Com o deflazacorte 15mg, Positivo: O paciente
esta mais disposto para realizar as terapias. ,
Negativo: Ganho de peso 2,5kg em menos de 1
més.
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Contribuiu
como:

0, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

a_ i a_Nj3 a_Nj3 - .
ieressads ne Eu acho que deve ser incorporado no SUS N&o Nao a_N3o a . N3o
tema
23/06/2025
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 32 - Sim, como paciente, Qual: desflazacorte, 42 - "Venho por meio desta 52 - Sabemos alto custo
A minha opinido é que todas as pessoas tem enalapril, carvedilol, calcio e forxiga, Positivo: manifestar minha da medicagdo, porem
23/06/2025 que ter direito a saude e o sistema SUS tem Eles ajudam na manutengdo dos érgdos como preocupacio com a conducio  uma vida ndo tem

que dar suporte aos medicamentos necessario
para vida

coragdo e pulmao, e o deflazacorte ajuda no
retardo da doenga. Mas ndo é tdo eficiente
quanto o givinostat, e o elevidys, Negativo: Ndo
vejo resultados negativo, uso o medicamento
desde os 6 anos de idade, hoje estou com 23
anos.

da Consulta Publica n? 48
sobre o medicamento
Elevidys (delandistrogene
moxeparvovec). Muitos
cidaddos, familiares e
cuidadores de pessoas com
Distrofia Muscular de
Duchenne participaram da
consulta acreditando estar
contribuindo, mas ndo foram
orientados de forma clara
sobre a obrigatoriedade de
justificar sua manifestagéo., ,
Como resultado, a maioria
das contribuigdes foi
recusada, o que enfraquece a
participagdo social em um
tema de vida ou morte para
muitas familias. Solicitamos:,
e Revisdo dos critérios de

admissibilidade da consulta, e

Ampliagdo do prazo de
envio, e Divulgacdo clara dos
passos corretos para
participar"

dinheiro que pague, por
isso é necessario que o
governo pense junto ao
congresso e parcerias
para liberagdo desses
medicamentos
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Contribuiu

inido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

23/06/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Todos tem o direito a vida, e esse
medicamento como elevides e givinostat, pode
dar mais qualidade de vida e desacelerar a
doenca

dificuldade, outros efeitos:

2- Sim,, como cuidador ou responsdvel, Qual:
Deflazacote, mas estamos a espera de liberdade por via
judicial do givinostat., Positivo e facilidades: Retarda a
evolugdo da doenca., Negativo e dificuldades: Poucos

efeitos colaterais, em comparag¢do o que a doenga causa.

efeitos, facilidade, dificuldade:

2- Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Carvedilol,foxiga, célcio, coenzima e inalapril.,
Positivo: Todos na sdo pra cura, porém ajuda
na preservagdo dos 6rgdos, Negativo: Ndo vejo
questdes negativas

economicos:

42 - "Venho por meio desta
manifestar minha
preocupagdo com a condugdo
da Consulta Publica n2 48
sobre o medicamento
Elevidys (delandistrogene
moxeparvovec). Muitos
cidadaos, familiares e
cuidadores de pessoas com
Distrofia Muscular de
Duchenne participaram da
consulta acreditando estar
contribuindo, mas n3o foram
orientados de forma clara
sobre a obrigatoriedade de
justificar sua manifestagéo., ,
Como resultado, a maioria
das contribuigdes foi
recusada, o que enfraquece a
participagdo social em um
tema de vida ou morte para
muitas familias. Solicitamos:,
e Revisdo dos critérios de
admissibilidade da consulta, e
Ampliagdo do prazo de
envio, e Divulgagdo clara dos
passos corretos para
participar"

52 - Mas tem que levar
em conta que sdo vidas
de crianga que
necessitam dessa
medicagdo, que é a Unica
alternativa no momento.

Profissional de
saude

23/06/2025

12 - N&o tenho opinido formada, Enviei em
anexo uma contribui¢cdo dos especialistas
coordenadores e assistentes de ambulatério
que é referéncia regional para o diagnodstico e
tratamento de paciente e familias com
Distrofia Muscular de Duchenne. Ambulatério
de Genética Neuromuscular e Genética
Neuromuscular Pediatrica do HCPA. Neste
contribuigdo fica claro que existem algumas
duvidas em especial sobre a eficacia do
medicamento, contudo o principal argumento
que dever ter sido discutido para esta
incorporagdo seria orgamentario, o qual ndo foi
detalhado nem na reunido plenaria, nem no
relatdrio. Caso houvesse recursos que
permitissem a inclusdo da tecnologia em
subpopulagdo em que os resultados foram
mais claramente positivos, grupo de 4-5 anos
de idade, por exemplo, e em sendo possivel o
monitoramento da eficdcia nos centros de
referéncia para posterior extensdo ou mesmo
cancelamento da inclusdo (conforme os
resultados) eu seria favoravel a incorporagéo.

22 - Sim,, como profissional de satde, Qual:

Delandistrogeno moxeparvoveque, Positivo e facilidades:
O periodo de experiéncia ainda foi muito curto, 3 meses. ,

Negativo e dificuldades: As dificuldade sdo logisticas,
sendo importante que caso a tecnologia venha a ser

incorporada que seja infundida em centros de referéncia.

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:,

Positivo: , Negativo:

42 - Sim 52 - Ndo
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Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Sim,, como cuidador ou responsdavel, Qual: Elevidys, 2. Nio 42 - Sim a . N3o

Existe uma melhora notdvel no meu filho desde Positivo e facilidades: Melhora na mobilidade, melhora no

a infusdo, desde o humor até a autonomia em  equilibrio, quedas zerada, ganho de for¢ca muscular,

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

movimentos que ndo existiam e agora ele ja melhora na corrida, melhora ao subir escadas, melhora ao
23/06/2025 consegue fazer sozinho. Pego que todas as se levantar do ch&o, ganho de autonomia em movimentos
criangas, dentro dos pardmetros tenham o como se levantar da cama e subir na cama ou sof3,
mesmo beneficio que o me filho estd tendo,a  melhora no humor, melhora na socializagdo com criangas
qualidade de vida para os meninos com e adultos, ganho de forca para pular e até fazer
duchenne é essencial e a paralisagdo da polichinelos., Negativo e dificuldades: Ndo teve resultados
inflamagdo dos musculos é ganho de vida. negativos nem perdas.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o a_N3o

O Elevidys é uma terapia génica desenvolvida
pelo laboratdrio Sarepta e aprovado pela FDA
em fase 3. Apesar da aprovagdo rapida, o
23/06/2025 laboratdrio ainda faz acompanhamento dos
pacientes que fizeram parte do estudo e envias
relatdrios regulamente para o érgdo analisar.
Os resultados sdo muito positivos e
promissores e os efeitos colaterais minimos,
tanto que ndo houve nenhum falecimento
durante o estudo. O objetivo desta terapia é
fazer com que o corpo dos meninos com
Duchenne produza uma pequena quantidade
de proteina distrofina, o que ja é uma grande
conquista, permitindo que eles consigam
andar, realizar atividades do cotidiano e
melhora o sistema cardiaco por mais tempo.
N3o é a cura, mas dara anos de vida com
qualidade para os pacientes com Duchenne.
Mas nem a Diabetes tem cura, mas o
tratamento com insulina proporciona uma
vida, relativamente, estavel aos pacientes.
Desta forma, todos (respeitando as restri¢des
da bula) devem ter a chance de receber o
remédio. O Elevidys € um medicamento caro e
o valor pode e ser questionado, mas acredito
que a Unido tenha forga para isso e para
negociar com o laboratdrio também. Ressalta-
se que os remédios para AME incorporados
pelo SUS também ndo sdo a cura para a doenca
e o valor também é muito alto e, portanto, os
pacientes com Duchenne possuem uma chance
e devem ser respeitados.

ou cuidador de
paciente

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo a_Nio a - N3o
Se houver a incorporagdo, ndo sera mais
necessario processos judiciais

Interessado no
tema

23/06/2025

Pagina 42 de 93



Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo a. E.u acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo 42 - nio. 52_n3o
. Considerando que os portadores desta
ou cuidador de )
K enfermidade popdem ser de qualquer classe
paciente social, todo medicamento deve ser oferecido
23/06/2025 pelo sistema de saude para que o direito a
salde sejagarantido a todos. , ,
Familiar, amigo é.— Eu acho que deve ser incorporado no S’US, 2-Nao 2-Ndo 2 _ N3o a_Nio
. Criangas condenadas a morte com data pré
ou cuidador de ; .
X determinada, merecem viver!!!
paciente
23/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nado 2 _N3o 2 _N3o
ou cuidador de
paciente
23/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nido 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:  za_ N30 a . N3o

ou cuidador de
paciente

23/06/2025

Por ser uma doenga rara, de carater
progressivo e degenerativo e devido a
inexisténcia de um tratamento mais eficaz e
amplo, essa medicagdo viria como uma forma
de estabilizagdo da doenga, evitando os
inUmeros casos de hospitalizagdo e até mesmo
Obitos precoces, melhorando a qualidade de
vida geral dos afetados pela doenga, além de
impactar positivamente na redugdo dos custos
com os diversos cuidados de longo prazo
necessarios a vida da pessoa com Distrofia
Muscular de Duchenne.

Deflazacorte, Succinato de Metoprolol,

Espironolactona, Magnen B6, Entresto, Forxiga,

Metformina, Fluoxetina, Colecalciferol,
Alendronato de sédio., Positivo: Pequena
reducgdo na velocidade da progressdo da

doencga., Negativo: Efeitos colaterais, tais como

obesidade, catarata, osteoporose, alteracées
de glicemia, sindrome de cushing.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

24/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo
O Elevidys deve ser incorporado porque é o

Unico que atinge a falta de distrofia. Nenhum
medicamento faz isso. Além de melhorar em

90%o0 paciente. E a Unica chance para o doente.

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Corticoide , Positivo: Nenhum, Negativo:
Engorda, da raiva no paciente, efeito
protelatério ndo atinge a doenga

2 - Veja as criangas que
tomaram é facil achar nas
redes sociais.

2 - 0 zolgesma quando
acordado saiu pela
metade do preco.
Comprar em varios e
parcelar, pode baratear o
custo

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo

Familiar, amigo 9 . 42 - Nao 52-Ndo
. E um medicamento que tem
ou cuidador de )
X comprovadamente retardado o efeito
paciente devastador da DMD
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a2 _ N3o a_N3o

ou cuidador de
paciente

24/06/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . N3o
. E a medicacdo que hoje demonstra oferecer
ou cuidador de A h - .
K maior qualidade de vida aos pacientes. Todas
paciente as criangas, independente da classe social,
24/06/2025 merecem ter acesso.
Familiar, amigo 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 2.-Ndo 2 - Nio 2. Nio
L Acho que deve ser incorporado no SUS, tendo
ou cuidador de ; )
X em vista ser um dos medicamentos da
paciente atualidade que tem melhores resultados para
24/06/2025 tratamento da Distrofia muscular de duchenne
Erofissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
=ik Todo brasileiro tem o direito de ter sua
demanda acolhida no SUS, uma vez que o
24/06/2025 financiamento da saude vem das contribui¢ées
diretas e indiretas que cada uma faz. O
tratamento é inovador, e oferece esperanga de
maior qualidade de vida para o portador da
doencga, assim como para toda a familia. Desse
modo, considerando o nimero relevante de
criangas que tem sido afetadas por esta
sindrome, encontrar tratamento de qualidade
e acessivel é um direito, e mais que essencial.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
) Ajudar no tratamento de criangas que precisam
ou cuidador de -
K da medicagdo
paciente
24/06/2025
Erofissionallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como profissional de satide, Qual: 42 - N3o 52 N3o

saude

24/06/2025

Para facilitar o acesso a medicagdes que
podem trazer beneficios para esses pacientes e
diminuir os processos de judicializagdo do
mesmo

Experiéncia com atendimentos
fisioterapéuticos de pacientes com Distrofia
Muscular de Duchenne, Positivo: Aumento da
expectativa de vida, melhora na qualidade de
vida, melhora na resisténcia a fadiga, Negativo:
Falta de servigos especializados no
atendimento e acompanhamento em Distrofia
Muscular de Duchenne
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Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 a_N3o
ou cuidador de O Elevidys deve ser incorporado ao SUS por Sdo medicamentos para desacelar a DMD, mas
K representar uma terapia génica inovadora que sem cura., Positivo: Sdo medicamentos para
paciente aborda diretamente a causa da DMD, desacelar a DMD, mas sem cura., Negativo: O
24/06/2025 promovendo estabilizagdo ou melhora efeito colaterla estd relacionado a alta ingestdo
funcional significativa, com resultados de medicamentos no organismo do paciente,
promissores em ensaios clinicos e relatos de atacando érgdos vitais.
familias, além disso, a decisdo do STF, sob
Gilmar Mendes, reconheceu a urgéncia e
legitimidade do fornecimento pelo SUS mesmo
a maiores de 7 anos, abrindo espago para
negociagdo sobre precgo e acesso, reforgando
que negar a incorporacdo seria negar o direito
a saude e a dignidade das criangas com DMD.
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de o Elevidys é um medicamento extremamente
K eficiente, contudo de elevado custo para
p
paciente qualquer cidad3do brasileiro, diante disso como
24/06/2025 resguardado pela Constituicdo Federal nos
direitos do cidaddo e deveres do Estado, tenho
como formada a opinido da obrigagdo do
Estado em fornecer esse tratamento de alto
custo.
Erefssienallde 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32- Nado 2 _ N3o a - Nio
satde Dar a oportunidade de ter melhor prognéstico
da doenga. Uma chance de melhor qualidade
24/06/2025 de vida.
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Nado a_Nio a_Nio
ou cuidador de medicamento de custo elevado o que dificulta
ient seu acesso a quem mais necessita.
paciente
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

24/06/2025

O Elevidys (nome genérico: delandistrogene
moxeparvovec-rokl) é considerado atualmente
um dos medicamentos mais inovadores e
indicados para o tratamento da Distrofia
Muscular de Duchenne (DMD) por alguns
motivos principais, relacionados a sua agdo
genética, mecanismo de funcionamento e ao
perfil da doenga., , ,
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Contribuiu
como:
Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

24/06/2025

12 Opinido, comentario:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
a incorporagdo desse medicamento no SUS é
muito importante para melhorar a
sobrevivéncia das criangas com distrofia
muscular.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

2- Sim, como paciente, Qual: sim, conheco criangas que
tomaram o elevidy,s e apresentaram grande melhora.,
Positivo e facilidades: criangas que tomaram o elevidys
conseguiram grande melhora na mobilidade conseguindo
andar melhor, levantar com mais facilidade, subir escada
e etc., Negativo e dificuldades: o elevidys ndo apresentou
nenhum resultado negativo

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
2-Nao

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

24/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
E urgente e precisamos da aprovagdo desse
medicamento para salvar a vida de nossas
criangas. O tempo é breve e ndo podemos
demorar, cada dia é extremamente
importante, pois quanto mais o tempo passa e
as criangas ficam sem o medicamento,
aumentam comorbidades, mais debilitadas
ficam e a recuperagdo é mais dificil, o tempo e
o remédio definem a qualidade de vida, nossas
criangas precisam desse medicamento.

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Nosso
pequeno foi diagnostico recentemente, ainda estamos
nos procedimentos paliativos, com tratamentos
convencionais como corticosteroides., Positivo e
facilidades: o *Elevidys* para criangas de 4 a 7 anos com
Distrofia Muscular de Duchenne (DMD). Os sintomas
geralmente surgem entre 3 e 6 anos, e a fungdo muscular

comega a deteriorar-se significativamente apds os 6 anos.

O Elevidys é a primeira terapia génica aprovada no Brasil
para DMD. Ele introduz um gene que codifica a
microdistrofina, substituindo parcialmente a proteina
distrofina ausente ou defeituosa, essencial para a
integridade muscular. Estudos clinicos indicam que o
Elevidys pode estabilizar e até melhorar a fungdo
muscular em criangas deambuladoras de 4 a 7 anos com
mutagbes confirmadas no gene DMD., Negativo e
dificuldades: Os efeitos colaterais, sdo infimos diante do
que o Elevidys representa, uma esperanca real para
pacientes com Distrofia Muscular de Duchenne, uma
doenca grave e progressiva.

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
corticosteroides, Positivo: Quase nem um
resultado bom., Negativo: Muitos efeitos
kolaterais

42 - A Anvisa ja aprovou o
cadastro por entender que é
um medicamento seguro e
eficaz, precisamos dessa
incorporagdo no SUS para
mudar o futuro das nossas
criangas com DMD.

Interessado no 1§~— EI.J acho CIL{lAE dgve §er incorporado no SUS, 22 - Ndo 32- Nao 2 - N3o tive experiéncia 2 - N3o tive experiéncia
tema No tive experiéncia direta, mas tenho relatos direta, mas tenho relatos de  direta, mas tenho relatos
de quem os filhos jd usaram delandistrogeno quem os filhos ja usaram de quem os filhos j4
24/06/2025 moxeparvoveque e foi extremamente positivo! delandistrogeno usaram delandistrogeno
moxeparvoveque e foi moxeparvoveque e foi
extremamente positivo! extremamente positivo!
Familiar, amigo a. E.u acho que d.eve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
. Se existe um medicamento que pode trazer o
ou cuidador de . . ) N
K bem estar fisico e emocional a um paciente e a
paciente sua familia, por que priva-los ? Dinheiro
24/06/2025 ninguém tem para um custo tdo alto. Por que
condenar uma crianga e sua familia? Investir na
satlide é compromisso publico.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o

ou cuidador de
paciente

24/06/2025
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12 Opinido, comentario:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Em anexo relacionamos a contribui¢do de
especialista da rede do SUS sobre o tratamento
da Distrofia Muscular de Duchenne.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

2, Sim,, como profissional de saude, Qual: Em anexo
relacionamos a contribuigdo de especialista da rede do
SUS sobre o tratamento da Distrofia Muscular de
Duchenne., Positivo e facilidades: Em anexo relacionamos
a contribuigdo de especialista da rede do SUS sobre o
tratamento da Distrofia Muscular de Duchenne., Negativo
e dificuldades: Em anexo relacionamos a contribuigdo de
especialista da rede do SUS sobre o tratamento da
Distrofia Muscular de Duchenne.

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

2.- Sim, como profissional de saude, Qual: Em
anexo relacionamos a contribuicdo de
especialista da rede do SUS sobre o tratamento
da Distrofia Muscular de Duchenne., Positivo:
Em anexo relacionamos a contribuigdo de
especialista da rede do SUS sobre o tratamento
da Distrofia Muscular de Duchenne., Negativo:
Em anexo relacionamos a contribui¢do de
especialista da rede do SUS sobre o tratamento
da Distrofia Muscular de Duchenne.

42 Evidéncias clinicas:

42 - Em anexo relacionamos a
contribui¢do de especialista
da rede do SUS sobre o
tratamento da Distrofia
Muscular de Duchenne.

52 Estudos
economicos:

52 - Em anexo
relacionamos a
contribuigdo de
especialista da rede do
SUS sobre o tratamento
da Distrofia Muscular de
Duchenne.

a . a_c . , . . a.NE . .
Familiar, amigo 12-Eu achq CIL’Je deve ser incorporado .no SUS, 22-Sim,, como cuidador ou resp.onsavel,lc.lual. a crianca 32-Nao 2 _N3o a_N3o
. esse remedio é fundamental para as criancas teve grande melhora com o elevidys, Positivo e
ou cuidador de . ) . R )
K que tem distrofia muscular facilidades: melhora significativa nos movimentos
paciente conseguindo levantar com mais facilidade, caminhar
24/06/2025 melhor, subir escada e etc, Negativo e dificuldades:
nenhum resultado negativo.
. a_ i a_gj i 4 . i a_-Nj3 ~ .
Familiar, amigo 1 Eu.ach~o q}.le deve ser incorporado no SUS, 2 ‘S'lm,, corr.u.) cuidador qu respons.avel, Qual. Elevidys, 32- Ndo 2 _ N3o a_Nio
. A medicagdo é fundamental para a melhora de Positivo e facilidades: A crianga reagiu muito bem com o
ou cuidador de . A ) A ) )
K criangas com distrofia muscular/ medicamento Elevidys, tendo uma melhora evidente. A
paciente mobilidade melhorou acentuadamente, conseguindo
24/06/2025 levantar com mais facilidade e subir escadas., Negativo e
dificuldades: N&o foi encontrado resultado negativo.
£ i a_ N3 a_ N3 ~ .
Familiar, amigo 12 - Eu acho c!ueld.eve ser |ncorporado ho SUS, 22-Né&o Ndo 42 - N3o 52_ N3o
. Segundo o principio do SUS da integralidade e
ou cuidador de . .
K equidade, todo e qualquer medicamento deve
paciente ser ofertado aos cidad3os.
24/06/2025
" g a._ i a_N3 a_qi q 2 ) N .
Familiar, amigo 12-Eu acljo que deve ser |ncorporad<? no SUS, N&o 3 .Slrr!, como cu.ldador ou responsa\{el, Qual:  4a_pN3o 52 N3o
e Mesmo ndo sendo a cura, mas o medicamento Corticoides, medicamentos para cardio
K minimizando a progressdo natural da doenga, protegdo, equipamentos ventilatérios, ,
paciente deve sim ser utilizado. Pois se trata de Positivo: , Negativo:
24/06/2025 qualidade de vida para uma doenca
progressiva e fatal. Hoje podemos dizer que
existe uma luz no fim do tunel para as Distrofia
muscular de Duchenne
- a_ i a_N3 a_N3
Profissional de Eu acho que deve ser mcorporaglo no SUS, Ndo Ndo 42 - Nao 52_ Nao
saude Por se tratar de uma doenga potencialmente
progressiva e com evolugdo que culmina
24/06/2025 inicialmente para perde de marcha com
consequente fraqueza muscular global até a
faléncia respiratdria, acredito que a medigdo
serd uma grande esperanca de aumento se
sobrevida e qualidade de vida para essas
criangas.
a. i a_ N3 a_ N3 = ~
Interessadoino 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo Ndo 42 - N3o 52 N3o

tema

24/06/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
ou cuidz;dor de Aprovagdo do medicamento Elevidys para que
K as criangas tenham mais qualidade de vida e
paciente atraso na doenga.
24/06/2025
Interessadeing 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo 2. Ndo 2 _ N3o a_Nio
tema
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Conheci 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:, 42 - N3o a_N3o
ou cuida'dor de Convivo com uma crianga que fez uso do uma crianga que tomou o Elevidys, Positivo e facilidades:  Positivo: , Negativo:
X medicamento e acho importantissimo a Melhora na mobilidade como subir escada, levantar do
paciente incorporagao pelo SUS chdo e outros movimentos, Negativo e dificuldades:
24/06/2025 Nenhum resultado negativo
Iteressadene 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32- Ndo 2 _N3o 2 _Nio
tema
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ Nio
’
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: Convivo 2 - Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuida,dor de Muito importante a incorporagdo do Elevidys com uma crianga que fez uso do Elevidys, Positivo e
X ao SUS facilidades: Melhora na mobilidade, como subir escada,
paciente correr, se levantar o chdo, Negativo e dificuldades:
24/06/2025 Nenhum
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 2 _N3o 2 _Nio
ou cuida'dor de Precisamos com urgéncia avangar com os Diariamente meninos com essa condi¢do
K tramites da incorporagdo da terapia génica ao tomam corticoides. Ele ndo paralisa a
paciente SUS, pois tempo é o que 0s meninos com progressdo da doenga como o Elevidys. E,
24/06/2025 Distrofia Muscular de Duchenne, ndo tem. possui muitos efeitos colaterais., Positivo:
Tempo é Musculo e Musculo é Vida!!l, Quanto Paralisagdo da Progressdo da Doenga. Forga
mais préximo aos 4 anos (idade de inicio da Muscular., Negativo: Nenhuma
bula para recebimento da terapia génica),
menos musculos comprometidos, mais VIDA
aos meninos!!!
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52 N3o
’

ou cuidador de
paciente

24/06/2025

Que ird diminuir os processos para aquisi¢cdo do

medicamento. Pode aumentar a expeyctativa
de vida dos pacientes

Atalureno, Positivo: Manter a parte cardiaca e
respiratoria., Negativo: S6 quando a entrega
atrasa.
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Interessado no 2-Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
Esse medicamento, apesar de ndo ser de meu
tema I : ;
uso, pode contribuir para satide de muitas
24/06/2025 pessoas portadoras da doenga de Duchene. O
SUS materializa o intento constitucional de
garantir plenamente salde para todos e,
devido a isso, privar essas pessoas de
acessarem um medicamento como o Elevidys
significa priva-las de um direito fundamental.
Familiar, amigo 12 - Eu a'cho que deve ser incorpora}do no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
. A distrofia muscular de Duchenne é uma
ou cuidador de - .
K condigdo rara, progressiva e devastadora, que
paciente compromete severamente a qualidade e a
24/06/2025 expectativa de vida dos pacientes, em sua
maioria criangas. A incorporagdo de novos
medicamentos eficazes representa uma chance
concreta de desacelerar o avango da doenga,
preservar fungdes motoras por mais tempo e
oferecer dignidade ao paciente e a sua familia.
A inclusdo deste medicamento no SUS é uma
medida urgente de justica e equidade no
acesso a salde, que pode mudar o curso da
vida de muitas pessoas.
Familiar, amigo 12-Eu acho que deve ser incorporado nf) Sus, 22 - 'Sim,, como cui(.iador ou responsdvel, Qual: , Positivoe 32 - Sim, com.o‘cuidador gu responsével,. Qual: 42 - N3o 52_ N3o
. Tenho muita esperanga que nossos meninos facilidades: , Negativo e dificuldades: Ataluren, Positivo: Meu filho tem a qualidade
ou cuidador de : . B
K com Duchenne tenha a chance de mudar suas de vida um pouco melhor, pois o medicamento
paciente vidas com, Esse medicamento inovador que tarda os sintomas da doenca., Negativo: Ndo
24/06/2025 traz esperanga para o, Meu filho e outros tenho
meninos portadores dessa doenga devastadora.
Interessadoine li.- Eu acho (jue deve ser incorporiado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
— Aincorporagdo no SUS vem a servigo de um
suporte essencial para pacientes que em sua
24/06/2025 grande maioria ndo tem condigGes financeiras
de arcar com os custos exorbitantes desses
medicamentos.
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nado 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema
24/06/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema
24/06/2025
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nado 2 _N3o a_N3o
Ira diminnwouir o processo para aquisicdo do
24/06/2025 medicamento e pode alimentar respectiva de

vida dos meninos
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
ieressads ne 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . N3o
P— Todo o tratamento possivel e vidvelm, desde
com respaldo cientifico, para criangas é valido,
24/06/2025 especialmente em se tratando de medicagdo
cara e por isso a maioria da populagdo ndo tem
acesso.
Interessado no 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo 2.-Ndo 2 - Nio 2. Nio
tema
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Interessado no 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Nado 42 - Teste 52 _ Teste
Teste
tema
24/06/2025
Preficsitemal clz 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo a_Nio a_N3o
satde Acho g o medicamento deveria ser incorporado
ao SUS, considerando a melhoria da qualidade
24/06/2025 de vida e evolugdo dos pacientes em
tratamento da Distrofia Muscular de Duchene
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 2. A medicacdo comprovada 52 - Ndo
satde Consulta publica acerca ldo fornecimento do cientificamente como o
Elevidys pelo SUS. Esse é, na atualidade, o melhor remédio na
24/06/2025 melhor remédio pra retardar os efeitos da atualizadade contribui
Distrof’ia Muscular de Duchene e tem custo também para qualidade de
elevadissimo. Se puderem acessar e se vida do paciente e mais
manifestar a favor do fornecimento pelo SUS seguranca e alivio emocional
e psicoldgica dos cuidadores
ieressads ne 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2- Ndo 42 - N3o a . N3o

tema

24/06/2025
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0, comentario:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A Distrofia Muscular de Duchenne ndo é tdo
rara assim. Como especialista em um centro de
doengas neuromusculares de um grande
centro urbano ha mais de 20 anos tem sido
cada vez mais frequente receber esses
pacientes ainda em deambulagdo e em fase 2
ou 3 da doenga. Conseguir interromper e
retardar significativamente trard um impacto
significante na qualidade de vida dessas
familias. Uma pessoa com DMD representa
uma sobrecarga ao SUS e INSS em
tratamentos, insuficiéncia cardiaca e muitos
outros. Para cada pessoa com DMD, pelo
menos 1 adulto cuidador daquela familia
também precisa abandonar suas atividades
laborais, elevando o custo social ao dobro.,
Existem evidéncias robustas de eficacia pelos
ensaios clinicos pivotais garantindo essa
estabilizagdo no médio prazo (até 4 anos de
acompanhamento pos tratamento).
Consideremos, pois, os efeitos em mais longo
prazo: impacto sobre a fungdo cognitiva,
impacto sobre a fungdo cardiaca e respiratoria
e prevencdo de insuficiéncia cardiaca. Esses
desfechos ainda ndo puderam ser avaliados
pela medicina baseada em evidéncias, mas
com base nos estudos de vida real com
corticosterdides e na experiéncia pessoal
relatada com Atalureno, muito provavelmente
o Delandistrogeno moxeparvoveque deverd
seguir caminha parecido. Com base na
plausibilidade bioldgica e nas experiéncias
terapéuticas anteriores (tratamento sistémico,
precoce e com entrega do gene de
microdistrofina para todas as células)., Uma
vez que o SUS disponibiliza terapia génica,
modificadora de doenga, com custo igualmente
elevado, para outras condigdes
(neuromusculares ou ndo), o que explica
impedir o acesso dessa populagdo a uma
medicagdo igualmente eficaz, com grandes
impactos de curto, médio e longo prazo? A
cidadania dos meninos com DMD também estd
em questdo aqui., Por fim, hd o potencial
ganho de qualidade de vida desses
meninos/cidaddos que jamais deve ser
desconsiderada.,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

2, Sim,, como profissional de saude, Qual:
Delandistrogeno moxeparvoveque, Positivo e facilidades:
"Tive a oportunidade de acompanhar, compartilhar
informagdes, dados clinicos com colegas que utilizaram o
medicamento nos ensaios clinicos de fase 2 e 3 em uma
curta estada de observagdo., O uso de Delandistrogeno
moxeparvoveque foi capaz de interromper
significativamente a evolugdo clinica da Distrofia Muscular
de Duchenne em meninos que foram tratados naquele
centro. , A estabilizacdo da doenga, observada nas escalas
de avaliagdo apresentadas nos ensaios clinicos pivotais
(North Star, tempo de levantar do solo e tempo de
caminhada de 10 metros - vide publicagdo doi:
10.1038/541591-024-03304-z), foi apresentada nas
palavras de trés meninos e suas familias. Na linguagem
comum das familias esses dados frios viraram: ""percebi
que consigo andar melhor"", ""quase ndo caio mais!""
(muito sorridente), ""consigo levantar sem ajuda"", ""ir
para escola ficou muito melhor"" (nos ultimos meses,
grifo meu). O alivio emocional das familias, desfecho que
NAO pode ser aferido por nenhuma escala, se traduziu
por frases como: ""tenho esperangas que se torne
independente"" ou ""me preocupo muito menos sore a
vida dele quando eu e meu marido estivermos
falecidos""., Quando perguntei sobre a manutengdo dos
remédios e das terapias, se isso os incomodava, foram
unanimes (pacientes e familias) em reconhecer a
necessidade da manutengdo e o quanto isso ja pertencia
aos seus cotidianos., Enfim: essa experiéncia me permitiu
observar que a EFICACIA dos ensaios clinicos se traduziu
em EFETIVIDADE na vida desses pacientes e suas familias.,
A facilidade de uma administragdo em dose Unica
intravenosa e a ocorréncia de efeitos colaterais comuns as
terapias cénicas com vetores virais me deixaram mais
confiantes com esse medicamento.", Negativo e
dificuldades: Ndo obtive resultado negativo com essa
experiéncia.

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

2 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Medicamentos: Atalureno, prednisona,
prednisolona, deflazacort, enalapril, vitamina
D, calcio, Procedimentos: fisioterapia
respiratoria, fisioterapia motora,
fonoaudiologia, CPAP/BiPAP, , Positivo:
Atalureno: ao ser comercializado no Brasil, tive
oportunidade de fazer uso desse medicamento
em dois pacientes com mutagdes pontuais. O
uso foi judicializado, pois enquanto, esperavam
perderam a deambulagdo e os estudos pivotais
demonstraram eficacia apenas em meninos
que anda andavam. Baseado em dados
concretos, propus as familias que usassemos a
medicagdo, mas estabelecemos dois
parametros objetivos de eficacia para aqueles
dois meninos, foram eles: fragdo de ejecdo (FE)
do ecocardiograma e o a capacidade vital
forgada (CVC) na espirometria. Hoje, mais de 4
anos se passaram, esses pacientes NAO
possuem os encurtamentos tendineos que
observo em todos os meninos com mais de 15
anos de idade, seu desempenho académico
pode ser observado em notas mais elevadas e
sua FE e CVC melhoraram a niveis pré
tratamento. Ou seja, em minha opinido, o
atalureno (assim como o cortisterdides nos
anos 1990) tém outros efeitos que ndo devem
estar restritos a capacidade de deambulagao,
uma vez que a DMD é uma condigdo sistémica.,
Corticosterdides: utilizo desde os anos 1990
quando se preconizava a utilizagdo apenas para
pacientes deambulantes. Desde sempre, nos
ultimos 25 anos, a necessidade de medidas
ventilatdrias invasivas tém sido uma grande
excessao. Por volta da 32 década de vida os
pacientes que receberam os corticosterdides
requerem apenas medidas ndo invasivas de
ventilagdo, especialmente suporte ventilatéria
noturno., Terapias de reabilitagdo como um
todo: infelizmente, a depender do local de
moradia de cada paciente, o SUS garante um
menor ou maior suporte de reabilitagdo. Todos
que recebem precocemente atendimento de
fisioterapia motora e respiratéria apresentam
melhor evolugdo em longo prazo (menos
encurtamento, melhor ventilagdo noturna e
diurna)., , Negativo: Atalureno - nenhum até o
momento, Corticosterdides - aqueles inerentes
a terapia prolongada: ganho ponderal,
obesidade, hipertensdo e, em apenas um Unico
paciente, infecgdo por tuberculose.,

42 Evidéncias clinicas:

42 - Creio que todas as
evidéncias cientificas de
melhora clinica, desde os
estudos de prova de eficacia
em cobaias passando pelos
ensaios clinicos EMBARK ja
apresentados e discutidos por
esta comissdo. Sua eficacia
fica comprovada através das
escalas funcionais, objetivas,
mensurdveis e comparaveis
com grupos controles e
controles histéricos. Minha
intengdo foi trazer minha
pequena experiéncia como
testemunha de que o
Delandistrogeno
moxeparvoveque é eficiente E
eficaz, como pude quando
observar os impactos diretos
na vida e na qualidade de
vida) daqueles que foram
tratados., Quanto a
seguranga, os dados
publicados ndo parecem
preocupantes, especialmente
quando consideramos o
grande beneficio terapéutico.
Mas sempre cumpre destacar
que, com base na experiéncia
em outras terapias génicas,
eventos adversos mais raros
(ocorréncia maior que
1/1000) podem ndo ser
detectados em estudos de
fase 3 e os estudos de vida
real, certamente, trardo mais
informacdes a respeito da
seguranga.,

52 Estudos
economicos:

52 - Sim., Gostaria de
lembrar de um estudo
brasileiro, brasileiro,
multicéntrico e de vida
real (doi:
10.1016/j.jval.2024.10.89
8) que se encontra em
preparagdo do
manuscrito, mas que foi
apresentado no evento
europeu de 2024 da
ISPOR (International
Society for
Pharmacoeconomics and
Outcomes Research)
evidenciou que os custos
sociais (societal costs)
individuais mensais de um
paciente com DMD mais
que duplica quando deixa
de deambular: de RS
50,646 RS 114,853. ,
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentdrio:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

24/06/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Meu filho tem Distrofia Muscular de Duchenne,
completa 9anos essa semana e tenho
esperanc¢a que mude o histérico da doenga,
aumentando significativamente sua qualidade
de vida

dificuldade, outros efeitos:
2-Nao

efeitos, facilidade, dificuldade:

2 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Apenas corticoide , Positivo: , Negativo:

economicos:

Profissional de 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nio 2 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o enviar documentos 52 _ N30 enviar
satde Elevidys® oferece a possibilidade de Corticoide e Atalureno, Positivo: Redugdo da pessoais. documentos pessoais.
tratamento causativo, com melhora clinica velocidade de progressdo da doenga. ,
24/06/2025 sustentada, seguranca aceitavel e beneficio Negativo: Ndo atua na causa, sao
funcional duradouro. Sua incorporagdo no SUS medicamentos de uso continuo com efeitos
visa atender uma necessidade médica urgente adversos potencialmente graves (no caso do
e ndo suprida de criangas com uma condigdo corticoide).
devastadora e progressiva.
Iteressadene 12 - Eu acho que'devt'e ser i'nq')rporado noSUS, 22-Nido 32- Ndo 2 _N3o 2 _Nio
tema Conforme material disponibilizado nesta
consulta publica, acredito que o tratamento
24/06/2025 seja um caminho para que as criangas com essa
doenga tenham mais qualidade de vida. Desse
modo, deve ser disponibilizado como uma
medida de satde publica.
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo a2-Ndo a_Nio 2_Nio

ou cuidador de
paciente

24/06/2025

Esse tratamento é um avango que vai melhorar
a saude e qualidade de vida dos pacientes para
uma doenga que limita drasticamente seus
portadores. O Governo precisa atualizar e
ampliar os tratamentos para oferecer o que ha
de mais atualizado na medicina para sua
populagdo, esse é o objetivo do SUS.
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos:
Profissionallde 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo

saude

24/06/2025

efeitos, facilidade, dificuldade:

2 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Corticoides (Deflazacorte, Prednisolona),
Positivo: Os corticoides sdo até o momento a
Unica opgdo medicamentosa com eficacia
comprovada, que dispomos pelo SUS. Eles
levam a redugdo do quadro inflamatério no
musculo e consequente melhora parcial da
fungdo muscular. , Negativo: Retardo de
crescimento, fragilidade dssea, hipertricose,
fascies Cushingdide, aumento nos niveis
glicémicos e lipidicos.

42 - Os estudos com a
medicagdo Deladistrogene
Moxeparvovec avaliaram os
efeitos do acréscimo desta
medicagdo ao tratamento
padrdo disponivel até o
momento (corticéide). Todos
0s pacientes que participaram
dos estudos estavam em uso
de corticéide. Baseado nestes
estudos ndo se pode afirmar
que os corticdide tém eficacia
superior ao Deladistrogene
Moxeparvovec porque esta
comparagdo nao foi feita,
pelo contrario, as medicacbes
agiram juntas. Ndo estamos a
procura de um medicamento
que seja mais eficaz que os
corticéides visando substitui-
los. As duas medicagdes sdo
para uso concomitante.,
Tendo em vista que a
Distrofia de Duchenne é uma
patologia rara, deveriamos
olhar com outros olhos a
andlise estatistica dos estudo
envolvendo essa patologia. O
universo de pacientes
disponivel para participar dos
estudos é pequeno, as faixas
de idade sdo restritas, e ha
exclusdo de ndo
deambulantes. Considerando
os principais locais onde sdo
realizados os estudos
(principalmente os Estados
Unidos), a dificuldade de
incluir pacientes em um
estudo fica ainda maior
porque vdarios pacientes estdao
fazendo parte de outros
ensaios clinicos avaliando
outras medicacGes
(Givinostate, Atalureno,
Golodirsen, Eteplirsen,
Vitolarsen, Casimerem) e ndo
poderiam ser incluidos em
um estudo com o
Deladistrogene
Moxeparvovec. Nunca
teremos um estudo com 1000
pacientes avaliando um novo

economicos:
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
economicos:

tratamento para Distrofia de
Duchenne. Um estudo com
100 pacientes ja é bastante
dificil de se conseguir. Dai a
dificuldade de se atingir
diferenca estatisticamente
significativa nos estudos.
Dada essa limitagao,
deveriamos olhar com outros
olhos os resultados que
demonstraram alguma
tendéncia de melhora,
mesmo ndo atingindo a
significancia estatistica., Deve-
se dar énfase na aplicagdo
mais precoce possivel (a partir
dos 4 anos) porque os
melhores resultados atingidos
nos estudos foram na faixa de
idade entre 4 e 5 anos.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

24/06/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Estamos falando sobre vida e o direito a ela.

42 - Nao 52-Nao

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

24/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

24/06/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Eu sou totalmente a favor da incorporagdo do
Delandistrogeno moxeparvoveque no SUS. Falo
como pai e apoiador da causa., Sei que a
medicagdo é direcionada para uma faixa etdria,
mas é necessaria, e € um tratamento que pode
fazer toda a diferenga na qualidade de vida, na
autonomia e na esperanga dessas criangas e de
suas familias., , Sabemos que a DMD é uma
condigdo rara e devastadora, e negar acesso a
um tratamento por quest&es burocraticas ou
econdmicas é tirar dessas familias a chance de
lutar com dignidade. O SUS precisa ser
sinénimo de cuidado e justica — e isso comega
com decisdes como essa., , Por isso, pego que
considerem com sensibilidade e
responsabilidade a incorporagdo desse
medicamento. Porque cada dia conta. Cada
passo importa. E cada vida tem valor.

2. Nado

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
NENHUM MEDICAMENTO DIRECIONADO
COMO O DA PESQUISA, APENAS PALEATIVOS
COMO DEFLAZACORTE, CALCIO, VITAMINAS,
CAPTOPRIL E ATENSINA, Positivo: A MELHORA
E A DESACELERACAO DO DIAGNOSTICO, MAS
NAO SEI PRECISAR QUANTO., Negativo:
MUDANCA DE HUMOR, DESCONFORTOS
ESTOMACAIS, MANCHAS NA PELE, ALTURA
PREJUDICADA E OUTROS

42 - NAO TENHO AMPARO 52 - NAO TENHO
TECNICO PARA CONTRIBUIR  AMPARO TECNICO PARA
CONTRIBUIR
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
’
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Familiar, amigo 2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2-Nao a_Nio a_ N3o
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
’
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Familiar, amigo 2 - Ndo acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 2- Ndo a_N3o a . N3o
’
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
ou cuida’dor de Este medicamento é uma esperanga para todas
K as criangas portadoras de Duchenne, mas seu
paciente alto custo impossibilita muitas familias de
24/06/2025 terem acesso, por isso a importancia de ser
incorporada ao SUS e, com urgéncia. Essas
criangas ndo podem esperar!
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo 2 _ N3o a_Nio
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo 42 - ndo 52_nio
ou cuida’dor de O medicamento é muito caro para a maior
X parte da realidade das familias brasileiras,
paciente garantir o acesso ao medicamento pelo sus
24/06/2025 garante qualidade de vida dos pacientes que
tem DMD, por se tratar de doenga rara ndo
vislumbro sobrecarregamento do sistema, a
verba destinada para a saude tem como
absorver essa demanda.
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 32 - Sim, como paciente, Qual: Medicagbes A28 Naoltenholconhecimentol 528 Naoltenho
Toda e qualquer intervengdo em favor de paleativas, Positivo: Ndo sei declarar, Negativo:  tacnico sl adimee i
24/06/2025 tratamentos se faz necessaria N&o sei declarar
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
2. Nao

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
2-Nao

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Familiar, amigo _ : 2 - Nao 2 - Nao
. Para ajudar no tratamento dessas criangas
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Organizacdo da 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo 2. Ndo 2 _ N3o a_Nio
Sociedade Civil
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo 2 _N3o a_N3o
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Erefssienalle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 2 Na minha opinido
satde Estamos falando a respeito de uma doenca Ataluren, Positivo: Os pacientes com Distrofia B
crbnica, progressiva, que comega com a perda muscular de Duchenne em uso da medicagdo meninos/adolescentes/ad
24/06/2025 da marcha em torno de 10 a 11 anos, que o Ataluren ndo perderam a capacidade de andar, ultos sendolinternados
leva a depender da cadeira de rodas em plena mesmo atingindo a idade de 14 anos. Os Varias vezes a0 ano,
fase escolar e que a grande maioria para de ir a pacientes que ja eram dependentes de cadeira custard mais aos cofres
escola pela logistica ser muito dificultosa. , Ja de rodas mantiveram suas fungdes de publicos do que a
temos linhas de cuidados de suporte membros superiores. , Negativo: O resultado medicacio.
estabelecidos, mas ainda ndo temos a negativo foi relacionado a ndo ter associado
necessidade atendida ao que diz respeito ao aos cuidados acesso a reabilitagdo de
alvo de produgao de distrofina/microdistrofina, qualidade.
A jornada é dificil para os pacientes e suas
familias, depois da perda da marcha os outros
marcos negativos que ocorrem é que guardam
relagdo com o momento da perda da marcha,
se instala a escoliose, o comprometimento
cardiaco e respiratério com a necessidade
empilhamento de ar, uso de Bipap e maquina
da tosse. Se pensarmos em termos financeiros
manter esses meninos internados varias vezes
a0 ano, saira muito mais caro do que a dose
inicial da medicagdo. , A solicitagdo da
incorporagdo estd totalmente alinhada com os
critérios de elegibilidade do estudo fase 3.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ Nio

ou cuidador de
paciente

24/06/2025
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Contribuiu
como:

Organizagao da
Sociedade Civil

24/06/2025

12 Opinido, comentario:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Defendemos a revisdo da decisdao da CONITEC
sobre a ndo incorporagdo do Elevidys ao SUS,
pois acreditamos que essa terapia génica
representa uma opgdo inovadora e promissora
para o tratamento da distrofia muscular de
Duchenne, uma doenga grave e progressiva.
Embora os corticoides prolonguem o tempo de
marcha, o Elevidys atua diretamente na causa
da doenca e deve ser visto como uma terapia
complementar, ndo concorrente.
Apresentamos evidéncias de estudos que
mostram beneficios funcionais e seguranca a
longo prazo, inclusive com estabilizagdo da
progressdo da doenga. Reconhecemos os riscos
de eventos adversos, mas acreditamos que,
com acompanhamento médico rigoroso, esses
riscos podem ser controlados. Também
esclarecemos pontos questionados pela
CONITEC, como os critérios de inclusdo dos
estudos, a importancia de medidas funcionais
como o tempo para levantar do chdo e a
auséncia momentanea de dados cardiacos e
respiratorios, os quais estdo sendo avaliados
em estudos em andamento. Por isso,
reforgamos nosso apoio a incorporagdo do
Elevidys no SUS, com monitoramento e
aplicagdo em centros de referéncia por
profissionais habilitados e com experiéncia em
doengas neuromusculares.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:
2., Sim,, como profissional de satide, Qual: Elevidys,

Positivo e facilidades: Medicagdo dose Unica, com

capacidade de estabilizagdo de doenga progressiva. ,

Negativo e dificuldades: Necessidade de
acompanhamento com equipe multidisciplinar de

referéncia em Doengas Neuromusculares. Necessidade de

seguimento clinico-laboratorial p6s tratamento.

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

2 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Corticoterapia, Positivo: Beneficio em retardar
progressdo da doenca. , Negativo: Efeitos
colaterais, como ganho de peso, osteoporose,
infecgdes de repetigdo.

42 - ndo se aplica

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

52 - ndo se aplica.

Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 2. Ndo 42 - N3o 52 - N3o
ou cuidador de Com estudos fora do Brasil, foi constatado que
K o medicamento ajuda as criangas a terem
paciente melhor qualidade de vida e por isso devem ser
24/06/2025 contempladas com o medicamento.
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 2. Nio 2 - N3o a2 - N3o
N EECRR R Com base em estudos internacionais o uso da
K medicagdo é de extrema importancia para a
paciente qualidade de vida e longevidade das criangas
24/06/2025 afetadas pela doenca
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 - N3o
tema
24/06/2025
Erofissienallae 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Nado 2 _ N3o a - Nio

saude

24/06/2025

Doenga rara precisa dessa Unica chance
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Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: econdmicos:
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
saude
24/06/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema Vamos salvar vidas, as criangas merecem ter a
possibilidade de viver.
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Ndo a_Nio a .- Nio
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ Nio
ou cuidador de Com a medicagdo incorporada ao SUS o
i Ministerio da Saude pode negociar com a
paciente empresa que produz o remedio um melhor
24/06/2025 custo do mesmo pois comprando em grande
quantidade pode ser conseguido o
medicamento com um custo menor
Interessadoino 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema
24/06/2025
Familiar, amigo 2.- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo 42 - ndo 52_n3o

ou cuidador de
paciente

24/06/2025

Todo paciente precisa de tratamento e a
incorporagdo faz toda a diferenga na vida do
paciente e seus familiares
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
ieressads ne 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . N3o
P— O medicamento auxilia a pessoa com a

distrofia em questdo a produzir
24/06/2025 microdistrofina, essencial para proteger as

células musculares e prevenir uma possivel

degeneragdo. Assim, sera permitido que

criangas com Duchenne possam voltar a

realizar atividades que proporcionem a elas

prazer e dignidade. Todo cidaddo brasileiro

tem a oportunidade de viver, por qual motivo

negar esse direito a uma crianga? Imploramos

ao Poder Publico que implemente o

medicamento no SUS, referéncia em saude

publica em todo mundo, para que todos

tenham as mesmas oportunidades e qualidade

de vida.
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2.- Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_Nio a_Nio
ou cuidador de Deve ser implementado, pois é a oportunidade Corticoide Deflazacorte , Positivo: Diminuigao

K de tratamento eficaz aos meninos com na inflamagdo e uma desaceleragdo da doenca

paciente Duchenne. E uma possibilidade a mais de viver nos musculos do meu filho, Negativo:
24/06/2025 com qualidade. Acesso a aqueles que ndo tem Problemas de vista, aumento da pressdo

condigdes financeiras. arterial
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Ndo a_Nio a_N3o
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nado 2 _N3o a_N3o
tema As criangas ndo merecem sofrer existindo

tratamento e cura.
24/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Nao

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025

"Sou da Familia de Richard Willian ele tem
Distrofia Muscular de Duchenne e precisa com
urgéncia que essa medigdo Elevids seja
aplicado pelo Sus , para garantir a ele e muitas
familias uma esperanga é qualidade de Vida.,
Elevids : Uma dose que pode mudar uma vida,
""TEMPO E VIDA E VIDA E MUSCULO."

42 - "Sou da Familia de
Richard Willian ele tem
Distrofia Muscular de
Duchenne e precisa com
urgéncia que essa medigdo
Elevids seja aplicado pelo Sus
, para garantir a ele e muitas
familias uma esperanga é
qualidade de Vida., Elevids :
Uma dose que pode mudar
uma vida, ""TEMPO E VIDA E
VIDA E MUSCULO."

2-"Sou da Familia de
Richard Willian ele tem
Distrofia Muscular de
Duchenne e precisa com
urgéncia que essa
medigdo Elevids seja
aplicado pelo Sus , para
garantir a ele e muitas
familias uma esperanga é
qualidade de Vida.,
Elevids : Uma dose que
pode mudar uma vida,
""TEMPO E VIDA E VIDA E
MUSCULO."
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nio 2.-Ndo 42 - Nao. 52 - Nao.
ou cuidador de A doenga ndo é tdo rara e a maioria das
K pessoas brasileiras nao tem condigdes
paciente financeiras de compra-lo ou de contratar um
25/06/2025 advogado para brigar pelo medicamento.
PaEEme 2 - Ndo tenho opinido formada a2- Nao 2- Ndo a_Nio a - N3o
25/06/2025
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
Naosi
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 2 _ N3o a_Nio
ou cuidador de Acho relevante e de extrema importancia, nivel
K urgente da incorporagdo do medicamento
paciente Elevidys, pois as familias e essas criangas que
24/06/2025 passam por isso, ja tem que lidar com a dor de
ver seus filhos sem expectativas de vida e ainda
entrar na justica para requerer um
medicamento de alto custo, sendo que vivem
em uma corrida contra o tempo. Por favor
liberem o remédio.
Familiar, amigo 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Nao 2 Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 2 - N3o a_N3o
ou cuidador de Criangas duchenne Merecem viver e ser salvas Sim, corticdides que infelizmente n tem eficacia
K pelo elevidys para estagnar a doenga , Positivo: Nenhuma,
paciente Negativo: Ndo estagnar a doenga
24/06/2025
Familiar, amigo 1’§ - Eu acho que deve ser incorporado no SPS, 22 -Nao 32-Ndo a_NAO a_NAO
o QUiERer GE E DE SUMA IMPORTANCIA A INCORPORACAO
paciente
24/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Ndo a_Nio a_N3o

ou cuidador de
paciente

24/06/2025

O medicamento tem forte possibilidade de
retardar a progressdo ou mesmo impedir o
desenvolvimento da sindrome de duchenne.
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Contribuiu
como:

Familiar, amigo
ou cuidador de

12 Opinido, comentdrio:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Considerada uma doenga rara, creio que a
sociedade tem o dever de se engajar e apoiar

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
2. Nao

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
2-Nao

42 Evidéncias clinicas:

42 - Ndo tenho perfil técnico
para cooperar com o tema

52 Estudos
economicos:

52 - Ndo tenho perfil
técnico para cooperar

; com o tema
paciente esse pleito.
24/06/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satide, Qual: Elevidys, 2. N3o a_Nio a - N3o
ou cuida,dor de Medicamento utilizado em todos os paises Positivo e facilidades: Melhora nas criangas que usaram,
K desenvolvidos. Ndo é possivel existir uma Negativo e dificuldades:
PRzl medicamento e nossas criangas nao serem
24/06/2025 tratadas.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
) Tenho um filho com a doenga rara e necessita
ou cuidador de ) ) )
K desse medicamento e que a faixa etaria de
paciente idade aumente para que eles possam tomar e
24/06/2025 possa ser acessivel sou baixa renda ndo tenho
condigdes financeiras se for encorporada vai
ajudar muitas crianga. Esse remédio é a uma
esperanca para ter uma vida melhor
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
o O remédio representa um alto custo para
ou cuidador de P ~ -
K familias que ndo possuem condig¢Ges de
paciente a .
compra-lo, afetando e prejudicando
24/06/2025 significativamente criangas com a doenga de
Duchenne. Com a incorporagao do
medicamento que auxilia no tratamento no
SUS, vidas poderdo ser salvas e preservadas.
Familiar, amigo 12 —_Eu achf)-que deve ser incqrporado noSUS, 22-Ndo 32- Nao 42 - n3o possuo qualificacio 2 - n3o possuo
ou cuidador de Devido a dificuldade em adquirir o B técnica para colaborar com  qualificagdo técnica para
aciente medicamento, que é absolutamente necessario esse tema. colaborar com esse tema.
P para qualidade de vida e desenvolvimento das
24/06/2025 criangas, é imprescindivel e urgente que elas
tenham acesso ao medicamento em condigdes
imediatas de uso e disponibilizados pelo SUS.
Erencsionallte 2 - Ndo tenho opinido formada 2- Ndo 2 - Sim, como profissional de saude, Qual: a_N3o a . Nio
—_ Corticosteroides, Positivo: , Negativo:
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
’

ou cuidador de
paciente

24/06/2025
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Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
2-Nao

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Familiar, amigo 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 a . N3o
- cuidz;dor A A medida g o tratamento for sendo aplicado, Corticoide, Positivo: Estamos controlando
K tende ao custo baixar e proteger a vida dos como possivel a manutengdo da musculatura
paciente portadores e principalmente das criangas g sdao com medicamento e fisioterapias., Negativo:
24/06/2025 afetadas tdo previamente. N&o identifiquei mas é de conhecimento via
pesquisas de internet ¢ mesmo com as
vantagens todo corticoide pode ter algum
resultado negativo.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo a2 _ N3o a_N3o
ou cuidador de
paciente
24/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nao 2 _ N3o 2 _Nio
ou cuida’dor de Esse medicamento garante a vida e futuro de
K criangas em todo o mundo. Nao podemos
paciente privar elas de viverem uma vida plena
24/06/2025
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
tema Sdo criangas que merecem viver. Os pais vivem
com medo do futuro das criangas. Esse
24/06/2025 medicamento sera capaz de dar uma vida
digna ao paciente e sua familia. O valor é
extremamente alto e isso é uma sentenca de
morte. Todos temos direito a vida.
Interessadoino 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema
24/06/2025
Organizacdo da 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32-Nao 2 _N3o 2 _Nio
Sociedade Civil Acredito que tem pessoas que necessitam do
suporte e medicamentos pelo sistema sus, e a
24/06/2025 saude, bem estar e integridade fisica sdo um
direito fundamental do individuo a qual devem
ser sempre priorizados e buscar sempre
melhorias aos necessitados do tratamento
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Ndo a_Nio a_N3o

ou cuidador de
paciente

24/06/2025
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Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
ou cuidz;dor de A proposta do medicamento para ser
K implantada do Sus é de grande importancia
paciente para as criangas e suas Familias. O Elevidys
25/06/2025 precisa ser incluido para que os meninos
possam ter uma esperanca de vida.Sou Mde de
uma crianca com Duchenne e quero Vida pra
meu filho .Me ajudem a salvar meu filho .Uma
dose pode mudar tudo.Fico Grata.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidaldor de incorporagdo dessa terapia pelo SUS é
K fundamental para garantir equidade no acesso
paciente ao tratamento, especialmente para familias
25/06/2025 que ndo tém condigdes de custear esse tipo de
medicamento. Apoiar essa proposta é defender
o direito a vida digna, ao cuidado especializado
e ao avango da medicina no sistema publico.,
Interessado no 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
tema Pode salvar criangas em sofrimento
25/06/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Ndo a_Nio a_N3o
ou cuida,dor de Garantir que as criangas com duchene tenha o
K acesso a medicagdo e com isso melhorar sua
paciente qualidade de vida
25/06/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Nado 2 _N3o a_N3o
tema Unica oportunidade que essas criangas
possuem para viver.
25/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nido 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:, za_ N30 a .- Nio
- cuida'dor e E nitda a melhora nas cringas que usaram Positivo: , Negativo:
K Elevidys. Os resultado vem demostrando a
paciente melhora na forga, resistencia das criangas. Tem
25/06/2025 se vido que é um medicamento seguro e eficaz
apesar do alto custo.Deve ser incorporado ao
SUS sem sombra de duvida.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52_ N3o
’

ou cuidador de
paciente

25/06/2025

Teria que expandir essa idade,pra todas as
idades.comobacontece fora do pais

Prednisolona , Positivo: Ganhou mais forga,
Negativo: Por enquanto nenhum
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. . £ i a_Nj3 a_Nj3 ~ ~
Familiar, amigo Eu facho que dev? sgr |ncor.porado no SUS, N&o Nao a_N3o a . N3o
A Como tio de um bebé diagnosticado com

X Distrofia Muscular de Duchenne, venho
paciente manifestar meu apoio a incorporagdo do
25/06/2025 medicamento Delandistrogeno

Moxeparvoveque no SUS. Esse medicamento é
um avango importante para o tratamento de
criangas com DMD, e sua inclusdo no SUS
representaria uma grande diferenga na vida de
muitas familias., A DMD é uma doenga rara e
progressiva, e o custo elevado dos tratamentos
atuais torna o acesso extremamente dificil,
para ndo dizer impossivel, para a maioria das
familias. Como parente, sei o quanto é
desafiador garantir o tratamento adequado, e
a incorporagdo desse medicamento seria uma
oportunidade de melhorar a qualidade de vida
das criangas afetadas., Acredito que o SUS tem
o papel de proporcionar igualdade no acesso a
tratamentos inovadores e eficazes, garantindo
que todas as criangas, independentemente de
sua condigdo financeira, tenham a chance de
receber o melhor cuidado possivel., , Agradego
pela atengdo e espero que considerem essa
necessidade urgente.
a. i a_Nj3 a_Nj3 . =
Familiar, amigo 12 'Eu acho que deve éer incorporado no SUS, Ndo Ndo 42 - N3o 52 N3o
. Muitas pessoas necessitam desses
ou cuidador de ) ~ .

K medicamentos e ndo conseguem adquiri-los
paciente
25/06/2025
Interessadoine 12-Eu ac.ho que deve ser.incorporado no SUS, 2.- Ndo 2- Ndo 42 - Nenhum CaMNenhum

O SUS existe para salvar vidas e esse
tema . .

medicamento salva vidas.
25/06/2025

- . a. i a_Nj3 a_Nj3 ~ ~
Familiar, amigo I?u acho que deve ser incorporado no SUS, Nao Ndo a_N3o a_N3o

. medicamento de valor extremamente alto e
ou cuidador de )

K que salva vidas
paciente
25/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2 - Sim, como cuidador ou responsével, Qual:  4a _ N30 cabe comparaciodo 52 - Nio

ou cuidador de
paciente

25/06/2025

Deflazacorte, Positivo: Menos fadiga muscular,
Negativo: Ganho de peso, aumento de pélos,
aumento da glicemia e atraso no crescimento

Elevidys com os corticdides
porque as medicagdes foram
utilizadas em associagdo nos
estudos.
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Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
ou cuidador de
paciente
25/06/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nio 2 Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_Nio a - N3o
. Deve ser incorporado porque, embora existam Ataluren/Traslarna, Positivo: Melhoria nas
ou cuidador de ; ) } . . L )
K medicamentos como o Ataluren, ele é prescrito habilidades fisicas e cognitivas, Negativo:
paciente apenas para um numero limitado de pacientes Nenhum
25/06/2025 com DMD e a distrofina que ele fornece ao
corpo é uma dose muito pequena. Por outro
lado, o medicamento Delandistrogeno
moxeparvoveque ja foi testado em mais de 900
pacientes em todo o mundo pelo laboratério
Sarepta, onde foi verificado que o corpo dos
pacientes comega a gerar distrofina por conta
prépria, o que impacta significativamente a
saude, a expectativa de vida e as fungdes vitais
do paciente.
Profissional de 2 - Ndo acho que deve ser incorporado no 2-Ndo 2-Ndo 42 - Em Anexo 52 _ Em Anexo
. SUS, Em Anexo
saude
25/06/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Nio 2 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ Temos casos aqui a - N3o
ou cuidador de Essa terapia genica é a Unica esperan¢a de uma Golodirsen , Positivo: Vinha apresentando uma concretos, tanto fora como
K sobrevida digna para pacientes que sdo estabilidade da doenca que é progressiva e no nosso pais, mostrando o
paciente ; = - s (R b
acometidos com a Duchenne e ndo veem outra degenerativa., Negativo: Dificuldade ao acesso quanto a aplicacio da
25/06/2025 saida. do medicamento medicagdo pode contribuir
para uma melhora no quadro
clinico do paciente. Foram
feitos anos de estudo e
avaliagdo pelo FDA que
revelam que apesar de ndo
ser a cura a medicagdo tem
tido uma desaceleragdo do
progresso da doenga e assim
renovando a vida ndo sé do
paciente como também de
sua familia que sdo atingidas
emocionalmente pela
desesperanga e descaso com
essa causa.
Profissional de 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Ndo 32 - Sim, como profissional de satide, Qual: 42 - N3o 2. N3o

saude

25/06/2025

Prednisona e deflazacorte, Positivo: Melhora
funcional e de sobrevida, Negativo: Efeitos
adversos da corticoterapia: diabetes,
osteoporose, catarata, dentre outros
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como:

Familiar, amigo
ou cuidador de

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo
Meu filho precisa ter qualidade de vida, e
sabemos que este medicamento vai dar uma

12 Opinido, comentdrio:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
2-Nao

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

paciente melhor qualidade de vida e de vivencia, ele so

25/06/2025 tem 5 anos

Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 2 - Sim, como paciente, Qual: Deflazacorte e 4a _ g doencas raras, o 52 0 parecer fala sobre
E indispensavel a incorporagdo deste protetores cardiolégicos (carvedilol, enalapril, niimero de participantes das  um grande impacto nas

25/06/2025 medicamento no SUS. Néo ha nenhum entresto, espironolactona)., Positivo: Retardo pesquisas clinicas é

tratamento que traga o imenso beneficio que o
Elevidys possa trazer, a melhora das escalas de
se levantar e outras é impressionante.

da progressdo e melhora grande da fragdo de
ejecdo do coragdo., Negativo: S6 em relagdo ao
corticoide, que me deixou baixo.

extremamente baixo, o que
prejudica a qualidade da
evidéncia cientifica. Desta
forma, ndo ha como esperar
uma qualidade da evidéncia
alta e muito menos usar
desse pretexto para negar a
incorporagdo do Elevidys no
SUS.

contas publicas, mas ha
como diminuir bastante
este impacto. Em
primeiro lugar, se houver
uma compra em larga
escala, ja contabilizando
todos os potenciais
pacientes que fardo o uso,
o prego do remédio caira
drasticamente. Em
segundo lugar, varios
paises ao comprarem
medicamentos caros,
usam do mecanismo de
compartilhamento de
riscos com a fabricante,
em que, caso o remédio
ndo se mostre eficaz, uma
parte do prejuizo é arcada
pela fabricante.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo
ACREDITO MUITO NO SUS, SENDO QUE O
VALOR DESSE TRATAMENTO FOGE DA
REALIDADE DO POVO BRASILEIRO, POR ISSO
ACREDITO MUITO QUE O SUS PODE DAR TODO
SUPORTE PARA AS CRIANCAS QUE SOFREM
DESSA DISTROFIA MUSCULAR DE DUCHENE
QUE TEM UM CUSTO ELEVADISSIMO!
ACREDITO NA CAPACIDADE DOS
PROFISSIONAIS DO SUS E DA CLASSE DA
SAUDE PARA UM TRATAMENTO MAIS
VOLTADO A POPULAGAO ALCANGADO
RESULTADOS DE MUITOS EXITO!

52 - Ndo

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo g—Euachoquedeveserincorp.omdonoSUS, 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . N3o
. A doenga ndo tem cura e o medicamente pode
ou cuidador de ) . .
K trazer melhor qualidade de vida aos pacientes,
paciente uma vez que retarda seus efeitos.
25/06/2025
Familiar, amigo 2-Eu a;ho que deve sgr incorporado no SUS, 2. Ndo 2.-Ndo 2 - N3o. a_N3o
. O fornecimento do medicamento pelo SUS
ou cuidador de T A
X deve ser incluido diante da sua relevancia no
paciente tratamento da distrofia muscular de Duchenne,
25/06/2025 ja que possui potencial real de modificar o
curso natural da doenga. Trata-se de uma
medida necessaria e urgente, considerando o
carater degenerativo da patologia e a limitagdo
de terapias disponiveis na rede publica. A
incorporagdo de medicamentos como o
Elevidys é imperativa ndo apenas por razdes
humanitarias, mas também como expressdo de
justica social e concretizagdo do principio da
equidade, permitindo que criangas
diagnosticadas com DMD tenham acesso ao
que ha de mais eficaz na medicina atual,
independentemente de sua condi¢do
ﬁnmmam.EadmademdmgmamkonﬂMmo
de dignidade e qualidade de vida a essas
criangas e as suas familias.
Familiar, amigo 18 -.Eu agho que deve ser incorporaldo noSUS, 22 -'S.im,, con7<') cuidador.ou rjes;')onsével, Qual: Elevidys, 3a.- .Sim’, como.cyidador ou .responsével, Qual: 42 - N3o 52 N3o
. A Distrofia Muscular de Duchenne é uma Positivo e facilidades: As incriveis melhoras musculares Corticoide, Positivo: , Negativo:
ou cuidador de ) ) ) ) e .
K doenga cruel, o medicamento Elevidys veio nas criangas que ja fizeram o uso do ELEVIDYS., Negativo e
paciente para dar uma chance aos portadores te terem  dificuldades: Nenhum resultado negativo, a ndo ser o de
25/06/2025 uma vida mais digna. Os efeitos do acesso ao medicamento a outros pacientes portadores de
medicamento em questdo sdo maravilhosos, Duchene
criangas ja dosadas com o ELEVIDYS mostram
um ganho de forga significativa, com isso os
beneficios sdo absurdamente maravilhosos. E
emocionante acompanhar tamanha evolugdo.
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32- Ndo 42 - N3o 52_ Nio
importante acesso a medicagdo
tema
25/06/2025
(eressds ne 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2- Ndo a_Nio a_N3o

tema

25/06/2025
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Empresa 2- Eu acho que deve ser.incorporado no SUS, 2. Ndo a. Sim, como p.r.ofissional de. saude, Qualf 42 - N.A. 52 - Nossa sugesto é que
Pelo alto custo do Delandistrogeno Prednisona, Positivo: A prednisona pode ajudar a Plataforma
25/06/2025 moxeparvoveque, seria fundamental o Acordo a diminuir a velocidade de perda de forga informatizada de Acordo
Compartilhado de Risco (ACR) muscular, retardando a necessidade de cadeira de Risco Compartilhado
de rodas e melhorando a fungdo respiratéria e deva ser integrada ao
cardiaca em alguns casos, Negativo: A RADAR, Registro de
prednisona pode causar diversos efeitos Pacientes da Doenca de
colaterais, como ganho de peso, alteragdes de Distrofia Musculares, que
humor, aumento da pressao arterial, foi desenvolvido em
problemas dsseos (osteoporose), atraso no Parceria do LSI-TEC com a
crescimento em criangas e maior Alinca Distrofia Brasil, Isso
suscetibilidade a infecgdes. A prednisona ndo ajudar também a
cura a distrofia muscular, apenas retarda a elegibilidade, bem como
progressdo da doencga e alivia seus sintomas, acompanhamento dos
além de retardar crescimento, Pacientes de
Delandistrogeno
moxeparvoveque que ja
estdo Resgistrados no
RADAR.
Familiar, amigo 12 - Eu acho gue deve ser incorpor.ado noSuUS, 22 -.,'Sim,, CO!’T.IO profissional (.je saude, .QuaI: Elevidys, 3a.- ?im, como t.:Lfidador ou responsével, Qual: 42 - N3o 52 N3o
. Ele deve ser incorporado no SUS sim ! Plea Positivo e facilidades: Conheci um menino chamado Corticoide , Positivo: Poucos , Negativo: O
ou cuidador de : ) . ) B ) ) : ) .
i qualidade de vida desses meninos, elevidys Arthur,depois g ele recebeu o elevidys ele corre ,brinca melhor seria o elevidys pra dar uma boa vida
paciente salva vidas, elevidys é a cura desses meninos ,estd cada vez melhor , Negativo e dificuldades: Nenhum  pro meninos DMD
25/06/2025
Interessado no 12.- Eu'ach~o que deve ser incorporado no SUS, 2.-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
tema A medicagdo ELEVIDYS ANVISA deve ser
incluida no SUS para tratamento da doenga,
25/06/2025 devido a resposta positivas no tratamento
diminuindo a perda muscular e estabilizando a
doenca. Dando possibilidade da crianga
sobreviver livre de cadeira de rodas e tornando-
se adulto. Com esta medicagdo se evitando
parada cardiaca, pois coragdo é musculo. Com
musculo enfraquecido a crianga ndo sobrevive.
Familiar, amigo 12-Eu ac.ho que deve ser incorpora.do noSUS, 22-Nido 32- Ndo 2 - /A dEndE @ 6 dleseaberE a_Nio
ou cuidador de Deve ser incorporado ao SUS, imediatamente, para as doencas e essa
X pois, por ser um valor altissimo, muitos ndo descoberta precisa estar
paciente terdo a chance de obté-lo. f .
disponivel no SUS.
25/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52_ N3o

ou cuidador de
paciente

25/06/2025

Como pai de uma crianga com DMD Duchene,
esse é o unico medicamento existente no
momento para bloquear o avango da doenga.

Deflazacort, Positivo: Medicamento Paliativo,
Negativo: Muito Inchago, irritabilidade
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Interessado no
tema

25/06/2025

dificuldade, outros efeitos:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo
experiéncia com o medicamento Eledyvis
(acetato de givinostat) demonstrou resultados
positivos no manejo da distrofia muscular de
Duchenne, especialmente em pacientes na fase
inicial da doenga. Observou-se melhora na
fungdo motora e na forga muscular, bem como
desaceleragdo na progressdo clinica, o que
impacta diretamente na qualidade de vida dos
pacientes e no prolongamento da mobilidade.,
, O medicamento também apresenta boa
tolerabilidade, com efeitos adversos
geralmente manejdveis em ambiente
ambulatorial. Outro aspecto positivo é a via de
administragdo oral, o que facilita a adesdo ao
tratamento, especialmente em pacientes
pediatricos e em contextos domiciliares., , Do
ponto de vista da gestdo em saude, a
incorporagdo de uma terapia modificadora da
doenga como o Eledyvis representa uma
potencial redugdo de custos a longo prazo, ao
postergar complicagdes que exigiriam
intervengdes mais complexas, como
internagdes frequentes, suporte ventilatério
precoce e cuidados continuos de alta
intensidade., , Além disso, o uso do Eledyvis
pode ser complementar a terapias ja
disponiveis no SUS, como os corticosteroides,
ampliando as possibilidades terapéuticas e
permitindo uma abordagem mais
individualizada conforme o perfil clinico do
paciente.

efeitos, facilidade, dificuldade:

2.-Ndo

42 - N3o se aplica

economicos:

52- Ndo se aplica

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo
" Sou amiga da Familia de Richard Willian ele
tem Distrofia Muscular de Duchenne e precisa
com urgéncia que essa medicdo Elevidys seja
aplicado pelo Sus, para garantir a ele e muitas
familias uma esperanga é qualidade de Vida.,
Elevidys: uma dose que pode mudar uma vida,
""TEMPO E MUSCULO E MUSCULO E VIDA"""

42 - " Sou amiga da Familia de
Richard Willian ele tem
Distrofia Muscular de
Duchenne e precisa com
urgéncia que essa medigdo
Elevidys seja aplicado pelo
Sus, para garantira ele e
muitas familias uma
esperanca é qualidade de
Vida., Elevidys: uma dose que
pode mudar uma vida,
""TEMPO E MUSCULO

E MUSCULO E VIDA"""

52-" Sou amiga da
Familia de Richard
Willian ele tem Distrofia
Muscular de Duchenne e
precisa com urgéncia que
essa medigdo Elevidys
seja aplicado pelo Sus,
para garantira ele e
muitas familias uma
esperanga é qualidade de
Vida., Elevidys: uma dose
que pode mudar uma
vida, ""TEMPO E
MUSCULO

E MUSCULO E VIDA"""

Interessado no
tema

25/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo
TODO CIDADAO TEM DIREITO A SAUDE.

52 - Ndo
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Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
ou cuidz;dor de Essas criangas merecem poder crescer de
X forma saudavel sem tanto sofrimento, e isso
paciente ndo tem preco vale totalmente o esforgo
25/06/2025
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Nao 2-Nao a_Nio a - N3o
-~ cuida'dor e Primeira terapia génica para DMD uma
K esperangca para varias familias! Os meninos
paciente merecem essa chance de qualidade de vida !
25/06/2025
Interessado no 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2.-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
tema
25/06/2025
Erefssienalle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: A minha 32 - Sim, como profissional de saide, Qual: Em 2 _N3o 2 _Nio

saude

25/06/2025

Em acho que deve ser incorporado ao SUS com
algumas premissas e condicGes atreladas, tais
como:, - E necessario definir claramente os
critérios de elegibilidade (faixa etdria, tipo de
mutagdo, peso, fase da doenga) e os critérios
de exclusao., - E necessario definir um plano de
acompanhamento pré e pos-infusdo,
colocando de forma clara se havera um perfil
viral realizado antes da infusdo (especialmente
para os virus da familia Herpesviridae - CMV,
EBV, hepes simples, varicela-zoster -, hepatite
B e C, HIV e HTVL-1), e recomendagdes de
medidas de prevengdo contra aerossois e
goticulas em fungdo do risco advindo com a
imunossupressdo. , - E necessario que a familia
se comprometa e esteja ciente da necessidade
de realizar o acompanhamento pré e pds-
infusdo presencialmente no hospital onde o
medicamento foi prescrito., - E necessario que
o paciente faga 0 acompanhamento a longo
prazo em centro de doenga neuromuscular a
fim de que os resultados de eficacia motora,
cardiaca e respiratoria possam ser
acompanhados a longo prazo., - E necessério
que todos os pacientes com DMD tenham um
tratamento de reabilitagdo disponivel e
adequado via SUS, com orteses, aparelhos de
suporte respiratério e dispositivos de
estimulagdo motora e respiratéria., - E
necessario que o governo tenha um programa
educacional para atengdo primaria voltado a
detecgdo dos sinais precoces, a fim de
promover o diagndstico precoce dos pacientes.

experiéncia profissional com a medicagdo em avaliagdo
(delandistrogene moxeparvoveque) ndo é pratica, apenas
tedrica levando em consideragdo os estudos cientificos
publicados e reunides entre profissionais médicos
envolvidos no cuidado dos pacientes com atrofia muscular
espinhal (AME). , Segue abaixo a lista das pesquisas
est&#xdada, s:, * Study 101 (NCT03375164) , * Study 102
(NCT03769116), * ENDEAVOR (Study 103, NCT04626674),
* Study 104 (NCT06241950) , * HORIZON (Study 105,
NCT06597656). , * EMBARK (Study 301, NCT05096221)., *
ENVOL (Study 302, NCT06128564), * ENVISION (Study
303, NCT05881408), * EXPEDITION (Study 305,
NCT05967351), Positivo e facilidades: Os resultados
positivos evidenciados pelos estudos basearam-se no
aumento de pontos na escala motora NSAA (Study 101 e
Endeavor 103), que se traduzem numa melhora da forga e
aspectos motores relacionados a doenga. Apenas 3 dos
estudos acima descritos tiveram publicagOes de seus
resultados: 1) NCT03375164 (Study 101), 2)
NCT04626674 (ENDEAVOR 103) e 3) NCT05096221
(EMBARK 301), Negativo e dificuldades: Nos estudos
publicados, poucos foram os eventos adversos graves
associados ao medicamento. Contudo, as experiéncias de
vida real em outros paises revelaram dois 6bitos em
pacientes mais velhos (fora da faixa etaria dos estudos)
em fase ndo deambulatoria.

nosso centro de doengas neuromusculares na
infancia e adolescéncia, temos experiéncia em
tratar 5 pacientes com Atalureno e 1 paciente
com Eteplirsem., Positivo: Ambos sao
medicamentos seguros e sem eventos
adversos. Parecem, além da seguranga, trazer
lentificagdo da progressdo de perda motora,
cardiaca e respiratdria., Contudo, a doenga é
progressiva e fatal, com comprometimento
sistémico, e os resultados de eficicia sdo
altamente influenciados por outros fatores, tais
como: 1) nivel cognitivo e sécio-econdmico da
familia para adesdo aos cuidados, 2)
possibilidade de realizar a reabilitagdo
(fisioterapia motora, respiratoria,
fonoaudiologia), a qual é fundamental em
qualquer doenga neuromuscular, 3) cuidados
gerais com a saude. N3o existe até o momento,
PCDT para Distrofia Muscular de Duchenne, e
nem mesmo um série de itens necessarios ao
seu cuidado, tais como: 1) diagndstico genético
via SUS, 2) disponibilidade para aparelhos de
suporte respiratério, 3) dispobilidade de
reabilitagdo para todos. Todos esses fatores
influenciam negativamente o resultado de
qualquer medicamento de agdo genética se
ausentes., Negativo: Nenhum resultado
negativo clinico ou laboratorial relevante.
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Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo a. Elf acho que.deve.ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2 Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_N3o a_N3o
ou cuidador de Meu filho tem Distrofia Muscular de Duchenne, Deflazacort 30 mg, Cancor 10mg,
K 30 anos e sei que ainda ndo irad usar este Expironolactona 25, Omega 3, Entresto 200,
paciente remédio, desde o diagndstico sonhamos e Forxiga 10 mg, Coenzima q10, Colecalciferol,
25/06/2025 aguardamos um remédio que seja seguro e Melatonina 10mg, Prolia 60ml., Positivo:
realmente tenha efeito positivo. Mas como Remédios usados para tratar os sintomas e
mae e ativista da causa sei e imagino o que evolugdo da distrofia muscular de duchenne,
estas familias , pacientes estdo passando com a também tratar alguns problemas que os
angustia de existir um remédio mas pelo prego proprios remédios causam , como o corticéide
, impossivel de uma familia comprar, entdo a ., Negativo: Corticdide por exemplo, causa
Unica chance esta nas maos do governo e o obsidade, inchago, problemas adversos, mas
SUS seria o ideal, pela agilidade e capacidade para outro lado ajuda a ndo sentir dores e
de manejo do medicamento, inflamagdes.
acompanhamento do paciente, familia.
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
25/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Ndo 2.-Sim, como. Fuidador ou responszivel, Qual: 42 _pN3o 52_ N3o
. Cystagon, Positivo: Melhora, evolugdo no
ou cuidador de p .
K quadro de saude., Negativo:
paciente
25/06/2025
£ i a_ N3 a_ N3 = x
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS N&o Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
25/06/2025
Interessado no 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2 - sim,, como cui(:jador ou responsdvel, Qual: , Positivoe 32 - Ndo 42 - N3o 52 N3o
facilidades: , Negativo e dificuldades:
tema
25/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo a_N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

25/06/2025

Acredito que o medicamento deve ser
fornecido pelo SUS, para uso e acesso a todas
as classes socias que NECESSITAM da
medicagdo
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Contribuiu
como:

Organizacgdo da
Sociedade Civil

25/06/2025

12 Opiniao, comentario:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A terapia representa uma esperanca real para
criangas com DMD, podendo melhorar a forga
muscular com uma Unica aplicagdo, no entanto
€ preciso atengdo aos possiveis efeitos
adversos, por isso sou a favor da incorporagéao,
desde que acompanhada de um rigoroso
protocolo de monitoramento e centros
especializados, garantindo a segurancga e
efetividade do uso.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

2- Sim, como paciente, Qual: delandistrogeno
moxeparvoveque (ELEVIDYS), Positivo e facilidades:
Algumas familias relataram a melhora na habilidade de
levantar, correr e se mover das criangas que utilizaram a
terapia. Por ser dose Unica (a principio), facilita o processo
e pode poupar pacientes e familias de terapias repetitivas.
, Negativo e dificuldades: Efeitos colaterais, como
vOmitos, febre e reagdo imunoldgica. Por ser uma terapia
recente, deve haver um acompanhamento de perto de
seus desdobramentos

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

2 - Sim, como paciente, Qual: Translarna
(Ataluren), Positivo: Melhoras significativas no
retardo da progressdo da doenga, melhora nas
fungBes motoras, pulmonares e cardiacas.,

Negativo: Este produto ndo é destinado a todos

os pacientes com DMD, apenas aqueles com
uma mutagdo especifica non sense.

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

42 - Ndo 2-Ndo

Interessadeing 12 - EL.J acho que deve ser.incorporado noSUS, 22-Ndo 32 - Nao 2 J4 vi diversas criangas se 2- Com o medicamento,
tema Acredito se tratar de medicamento beneficiarem deste a necessidade de
revoluciondrio, uma terapia génica que eatementell intervencdes reduz
25/06/2025 CORRIGE~0 defeito ger:tleltlco e evitaa consideravelmente, o que
progressdo da doenca!!! a longo prazo tras uma
economia para o SUS.
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2-Ndo a_N3o 52 N3o
ou cuidz;dor de ", , Sou amiga da Familia de Richard Willian
K ele tem Distrofia Muscular de Duchenne e
paciente precisa com urgéncia que essa medigdo
25/06/2025 Elevidys seja aplicado pelo Sus , para garantir a
ele e muitas familias uma esperanca é
qualidade de Vida., Elevidys: uma dose que
pode mudar uma vida, ""TEMPO E MUSCULO
E MUSCULO E VIDA"""
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2. Ndo 32 - Sim, como profissional de satde, Qual:, 42 - N3o 52 N3o
o EUEEGEr G Positivo: , Negativo:
paciente
25/06/2025
12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Nao 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:,

Interessado no
tema

25/06/2025

Na minha opiniao o medicamento em questdo
deve ser incorporado ao SUS em defesa de
toda comunidade Duchenne! Essa doenga é
horripilante e tira o direito 4 vida e satide de
toda crianga portadora. Lutamos pela vida
digna e acesso a saude de todo brasileiro. A
terapia génica em questdo é um avango
gigantesco e tecnologico que permite ao
portador uma chance em ter um futuro
normal. Além do mais, € uma patalogia RARA

que merece visibilidade tanto quanto as outras.

Foram anos de estudo para chegarmos até
aqui, essas criangas merecem viver!

Positivo: , Negativo:

42 - sim! Os estudos EMBARK 2.-Néao
publicados em maio de 2025

estdo apenas

COMPROVANDO a

efetividade do tratamento no

decorrer do tempo, elevidys é

sim uma cura!
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como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

Interessado no
tema

25/06/2025

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Acredito se tratar de medicamento
revolucionario, uma terapia genica que
CORRIGE o defeito genético e evita a
progressdo da doenga.

dificuldade, outros efeitos:

efeitos, facilidade, dificuldade:

2. Ndo 2.-Ndo

42 - J3 vi diversas criangas se
beneficiarem deste
tratamento

economicos:

52 - Com o medicamento,
a necessidade de
intervengdes reduz
consideravelmente o que
a longo prazo trds uma
economia para o SUS

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Sou pai de uma crianga portadora de DMD, ele
tem 10 anos. Sofro e choro todos os dias vendo
meu filho crescer e perder sua qualidade de
vida dia apos dia devido a essa doenga
horripilante, sabendo que existe hoje no
mercado um remédio eficaz de dose unica que
veio para salvar essas criangas e que estdo
fazendo de tudo para que ndo consigam
acesso a esse medicamento. TEMPO E
MUSCULO! Essas criangas merecem uma
chance! Luto por ele e por todos os demais
portadores da doenga, que essas criangas
consigam viver!

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:
Corticoides! Que sdo utilizados para &#39,
&#39, segurar&#39, &#39, a doenga mas
causam efeitos colaterais horriveis e ainda
assim nao tem o pudor de tratar com eficacia a
patalogia dos pacientes portadores de DMD,
Positivo: , Negativo:

52 - Ndo

Paciente

25/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
a distrofia muscular como toda doenga rara e
de dificil diagnostico, foram mais de 15 anos
buscando um diagnostico, que obtive com um
teste genetico, a unica informagao que tenho e
que este medicamento pode frear a doenga,
pois com ele meu organismo conseguiria
manter niveis de distrofina e nao causar
degeneracgao das fibras musculares, ja tenho
uma certa idade, tenho uma filha para criar
necessito continuar andando para suprir as
necessidades da minha familia, e que este e ate
entao o unico tratamento, que realmente
reverteria a situacao

22 - Nao 2-Ndo

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS

22 - Ndo 32-Ndo a
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Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2- Eu acho q’ue.deve ser. incorporad9 no SUS, 2- Ndo 2- Sim, como cuidador ou rgsponsé,\/el, Qual: 42 _Tenho apenas os 58 - iEl (Enlhe.
A Escre:vo, em Ia’gr{mas, pois como pedir que (e} protqcc’)!o qug es.tamos utilizando € o de uso o teriais ja subidos e
K considerem a Unica chance de ter pelo menos de corticdides diariamente (Deflazacorte), disponiveis em outros

paciente mais 10 anos de vida com meu filho? E a coisa apenas para redugdo de danos. Para reduzir as depoimentos médicos.
25/06/2025 mais importante da minha vida. Estamos chances de osteoporse, usamos o carbonato de

falando de vidas transformadas por um calcio. E ja estamos iniciando também a

diagnéstico, uma sentenga de morte lenta e administragdo dos medicamentos de protegdo

psicologicamente degradante para todos da cardiaca: maleato de enalapril e carvedilol.,

familia. Uma luta contra o tempo. O Elevydis é Positivo: Ndo vemos grandes alteragdes.,

a Unica luz no fim do tunel, a esperanca de Negativo: Além do custo, os efeitos colaterais

qualidade de vida e afastamento da morte, que proprios de cada medicamento sdo

fica ali, no percalgo. Haja psicoterapia para complicados, em especial a imunossupressao

continuar a vida com ela no encalgo. Por favor, caracteristica do tratamento corticoteroide

nos dé essa chance de viver, viver bem, com continuo. Sem contar que a falta de eficacia

mais dignidade. mais considerdvel, mantém a previsibilidade

dos demais danos: perda da marcha,
problemas de respiragdo e por fim o dbito.

Empresa 12 - Ndo acho c!ue d?ve ser incgrporado n? 2. Nao 32-Ndo 2 _ Sim. Documento anexo. a _Sim. Documento

SUS, A FenaSaude discorda da incorporagdo de anexo.
25/06/2025 Elevidys® (delandistrogeno moxeparvoveque)

para tratamento de pacientes deambuladores
de 4 a 7 anos de idade com diagndstico de
Distrofia Muscular de Duchenne, considerando
0 exposto nessa contribuigdo e no relatério
anexado a essa manifestagdo — que contém o
panorama de evidéncias, um estudo de
impacto orgamentario conduzido pela GO
Associados e reflexdes sobre o impacto da
incorporagado de Elevidys® na Saude
Suplementar e no SUS., No panorama atual,
inexistem evidéncias suficientes que embasem
o uso de Elevidys® na indicagdo submetida,
dada a auséncia de significancia estatistica no
desfecho principal avaliado no estudo pivotal.
Além disso, é constatado um alto impacto
financeiro na adogdo da tecnologia em ambos
os cenarios., Ainda, é importante levar em
consideragdo os dois recentes ébitos por
faléncia hepatica aguda geraram o
interrompimento de diversos ensaios clinicos
devido a preocupagdo sobre a seguranga do
tratamento para pacientes com DMD que ndo
deambulam. Apesar de ndo ser a indicagdo
pleiteada na submissdo, desfechos de
seguranga necessitam de atengdo redobrada,
visto que a condigdo que difere entre os perfis
de pacientes € a capacidade de deambular.,
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
. a a._ i a_N3 a_gj i 4 . ~ ~
Familiar, amigo L Eu acho que deve ser |ncorpora<.10' no SUS, N&o Sim, como cwd.ador ou responsavel, Ql:Ia|. a_N3o a . N3o
. E um medicamento que pode beneficiar o Deflazacort, carvedilol, maleato de enalapril,
ou cuidador de ; . L -
K portador da doenga como todos que convivem furosemida alendronato de sédio, Positivo:
paciente com ele., E uma esperanga de vida. Pelo menos diminuir o progresso da doenga .,
25/06/2025 No SUS tem o deflazacort mais ndo é liberado
para os pacientes com Dmd , Negativo: O
corticoide causa osteoporose, catarata
a. i a_ N3 a_ N3 = .
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, Ndo 32- Ndo 42 - N3o 52_ N3o

ou cuidador de
paciente

25/06/2025

Pois tenho visto resultados muito satisfatérios
e eficazes em criangas que acompanho pelas
redes sociais, através dos perfis dos pais e
cuidadores, além de advogados que
contribuem com a causa.
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Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025

12 Opinido, comentario:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
O filho de uma amiga é nascido em 2019 e tem
uma mutagdo no gene DMD (o exame detectou
uma mutagdo pontual no exon 40), que altera
a matriz de leitura do gene a partir desse ponto
culminando na parada prematura da leitura do
gene c com isso e levando a auséncia da
distrofina, a principal proteina responsavel pela
manutengao da estrutura da fibra muscular, o
que causa o quadro da Distrofia muscular de
Duchenne (CID G71.0). E a doenca
neuromuscular mais frequente da infancia. Ela
tem uma heranga autossomica recessiva ligada
ao X, sendo as mulheres portadoras da doenca
mas em geral assintomdticas. Clinicamente, é
caracterizada por um quadro de fraqueza
muscular rapidamente progressiva que ocorre
devido a degeneragdo dos musculos
esqueléticos. A apresentacgdo clinica tem inicio
na infancia, e os meninos apresentam um
quadro de fraqueza muscular progressiva com
idade média de inicio aos 3 anos. A doenga
evolui rapidamente e a crianga apresenta-se
com quedas, dificuldades para levantar do
chdo e/ou subir escadas até levar a perda da
capacidade de andar, escoliose, surgem as
complicagdes devido a comprometimento de
musculatura respiratéria e cardiaca que sdo as
responsaveis pelo 6bito. O ELEVIDYS é a
primeira terapia génica liberada para a DMD,
onde uma microdistrofina acoplada a um vetor
viral é injetada de forma endovenosa com
objetivo de atingir o interior da célula e dai
favorecer a produgdo da distrofina. Os
primeiros resultados publicados foi em 2020 na
revista JAMA, com 4 pacientes, com média de
idade de 4,8 anos, e mostrou que ndo houve
efeitos colaterais sérios. Na biopsia muscular
que foi realizada 12 semanas apds a infusdo foi
demonstrada uma expressdo importante do
“transgene” e pela técnica de Western Blot a
média de expressdo da distrofina foi de 74%,
sem gordura ou fibrose. Os pacientes
apresentaram melhora nas escalas funcionais
(NSAA) e houve redugdo da CK, e que foi
mantida apds 1 ano (Mendel J, 2020).

22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade:
2- Sim,, como cuidador ou responsdvel, Qual: ELEVIDYS, 2. Nio
Positivo e facilidades: Melhoria na sociabilidade
proporcionada pela mobilidade e fortalecimento dos
musculos, evitando quedas., Negativo e dificuldades: Sem
observagdes.

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:
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Familiar, amigo
ou cuidador de

0, comentario:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Meu filho é nascido em 2019 e tem uma
mutagdo no gene DMD (o exame detectou uma
mutagdo pontual no exon 40), que altera a
matriz de leitura do gene a partir desse ponto
culminando na parada prematura da leitura do
gene c com isso e levando a auséncia da
distrofina, a principal proteina responsavel pela
manutencgao da estrutura da fibra muscular, o
que causa o quadro da Distrofia muscular de
Duchenne (CID G71.0). E a doenca
neuromuscular mais frequente da infancia. Ela
tem uma heranga autossomica recessiva ligada
ao X, sendo as mulheres portadoras da doenga
mas em geral assintométicas. Clinicamente, é
caracterizada por um quadro de fraqueza
muscular rapidamente progressiva que ocorre
devido a degeneragdo dos musculos
esqueléticos. A apresentacdo clinica tem inicio
na infancia, e os meninos apresentam um
quadro de fraqueza muscular progressiva com
idade média de inicio aos 3 anos. A doenga
evolui rapidamente e a crianga apresenta-se
com quedas, dificuldades para levantar do
chdo e/ou subir escadas até levar a perda da
capacidade de andar, escoliose, surgem as
complicagdes devido a comprometimento de
musculatura respiratéria e cardiaca que sdo as
responsaveis pelo 6bito. O ELEVIDYS é a
primeira terapia génica liberada para a DMD,
onde uma microdistrofina acoplada a um vetor
viral é injetada de forma endovenosa com
objetivo de atingir o interior da célula e dai
favorecer a produgdo da distrofina. Os
primeiros resultados publicados foi em 2020 na
revista JAMA, com 4 pacientes, com média de
idade de 4,8 anos, e mostrou que ndo houve
efeitos colaterais sérios. Na biopsia muscular
que foi realizada 12 semanas apds a infusdo foi
demonstrada uma expressdo importante do
“transgene” e pela técnica de Western Blot a
média de expressdo da distrofina foi de 74%,
sem gordura ou fibrose. Os pacientes
apresentaram melhora nas escalas funcionais
(NSAA) e houve redugdo da CK, e que foi
mantida apds 1 ano (Mendel J, 2020).

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
economicos:

42 - Meu filho é nascido em 52 - Nao
2019 e tem uma mutagdo no
gene DMD (o exame detectou
uma mutagdo pontual no
exon 40), que altera a matriz
de leitura do gene a partir
desse ponto culminando na
parada prematura da leitura
do gene c com isso e levando
a auséncia da distrofina, a
principal proteina responséavel
pela manutengdo da
estrutura da fibra muscular, o
que causa o quadro da
Distrofia muscular de
Duchenne (CID G71.0). E a
doenga neuromuscular mais
frequente da infancia. Ela tem
uma heranga autossomica
recessiva ligada ao X, sendo
as mulheres portadoras da
doenga mas em geral
assintomaticas. Clinicamente,
é caracterizada por um
quadro de fraqueza muscular
rapidamente progressiva que
ocorre devido a degeneragdo
dos musculos esqueléticos. A
apresentagdo clinica tem
inicio na infancia, e os
meninos apresentam um
quadro de fraqueza muscular
progressiva com idade média
de inicio aos 3 anos. A doenga
evolui rapidamente e a
crianga apresenta-se com
quedas, dificuldades para
levantar do chdo e/ou subir
escadas até levar a perda da
capacidade de andar,
escoliose, surgem as
complicagdes devido a
comprometimento de
musculatura respiratoria e
cardiaca que sdo as
responsaveis pelo ébito. O
ELEVIDYS é a primeira terapia
génica liberada para a DMD,
onde uma microdistrofina
acoplada a um vetor viral é
injetada de forma
endovenosa com objetivo de
atingir o interior da célula e
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como:

12 Opinido, comentario:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

dificuldade, outros efeitos:

efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:

dai favorecer a produgdo da
distrofina. Os primeiros
resultados publicados foi em
2020 na revista JAMA, com 4
pacientes, com média de
idade de 4,8 anos, e mostrou
que ndo houve efeitos
colaterais sérios. Na biopsia
muscular que foi realizada 12
semanas apos a infusdo foi
demonstrada uma expressao
importante do “transgene” e
pela técnica de Western Blot
a média de expressdo da
distrofina foi de 74%, sem
gordura ou fibrose. Os
pacientes apresentaram
melhora nas escalas
funcionais (NSAA) e houve
reducgdo da CK, e que foi
mantida apds 1 ano (Mendel

J,2020).

Profissional de a. EL.J acho que devg ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o 2_Nio
satde Acredito que sendo incorporada ao SUS, CORTICOIDES EM SEERAL . ATUALMENTE TIVE

teremos a oportunidade de acompanhar mais UMA BOA EXPERIENCIA COM O Vamorolone,
25/06/2025 de perto a agdo da medicagdo e abriremos Positivo: Apds inicio do tratamento com

oportunidades para mais estudos, que é de VAMOROLONE, paciente apresentou

fundamentamel importancia quando estabilidade emocional, e mudangas fisicas que

pensamos em outras faixa etdrias. Sociedade e outros corticétides causam na aparéncia dos

Governo ganham. E preciso termos uma pacientes. , Negativo: Na minha area de

medicagdo dessa linha para nossos pacientes. atuagdo ndo houve resultados negativos.

Meninos do extremo do nosso pais estdo sendo

diagnosticados tardiamente, e muitas vezes

sem tratamentos corretos. Neste caso

esperamos que a medicagdo consiga atingir a

todos.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

25/06/2025

O medicamento deve ser incorporado ao SUS,
pois € o Unico que paralisa 0 avango desta
doenga cruel que vai degenerando os musculos
até levar o paciente a morte. Muitos sdo os
resultados positivos e que foram mostrados em
estudos. E urgente essa incorporagao.

Corticoide, Positivo: Retardar o avanco da
doenga, mas nao paralisa ., Negativo: Aumento
de peso, imunidade baixa e Catarata.
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Contribuiu
como:
Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025

12 Opinido, comentario:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Esse medicamento é a Unica forma de salvar a
vida de uma crianga chamada Yago, de 5 anos.
Seu custo é altissimo e ainda néo foi
disponibilizado pelo SUS. Se ele ndo for
liberado, essa crianga vai sofrer com muita dor
e limitagGes, e depois vai falecer, pois seus
musculos vdo parar. Penso que é dever do
Estado fornecer esse remédio e salvar a vida
dessa crianga.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

dificuldade, outros efeitos:

2. Ndo

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
2-Nao

52 Estudos
economicos:

42 Evidéncias clinicas:

Profissional de
saude

25/06/2025

12 - Ndo acho que deve ser incorporado no
SUS, Tratamento sem ensaios clinicos
comparativos com as terapias disponiveis
atualmente, como corticosterdides. Ha
beneficio aparente em desfechos laboratoriais,
como expressdo proteica, e algum sinal de
potencial beneficio em funcionalidade, porém
sem avaliagdo comparativa com outras
terapias, , Ndo existem dados de seguranga em
longo prazo do uso desta terapia génica, , E um
produto que ainda depende de estudos
adicionais para ficar no mercado, , O CNJ
encomendou parecer técnico ao Nats do HSL,
que ndo recomendou a terapia. Os resultados
da revisdo sistematica realizada apontam para
incertezas quanto aos beneficios clinicos
adicionais do medicamento em criangas com
DMD., ,

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Medicamentos de alto custo, principalmente
para doengas genéticas raras, devem ser
incorporados ao SUS

Organizagao da

12 - Ndo acho que deve ser incorporado no
SUS, Médicos Associados a SBGM ja

22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual:

Delandistrogeno moxeparvoveque, Positivo e facilidades:

32 - Sim, como profissional de saude, Qual:
CORTICOIDES, Positivo: VIDE RELATORIO

2_S|M, VIDE RELATORIO EM 52 - NAO

Sociedade Civil i - 2 : - ANEXO.
prescreveram o medicamento em questdo. VIDE RELATORIO DETALHADO EM ANEXO, Negativo e DETALHADO EM ANEXO, Negativo: VIDE
25/06/2025 dificuldades: VIDE RELATORIO DETALHADO EM ANEXO RELATORIO DETALHADO EM ANEXO
Profissional de 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo a- Ndo a_Nio 2_Nio

saude

25/06/2025

Acredito que toda crianga merece acesso a
tratamentos que oferecam dignidade,
qualidade de vida e esperanga. O
Delandistrogeno moxeparvoveque representa
um avango significativo no tratamento da
Distrofia Muscular de Duchenne,
especialmente para criangas. Incorpora-lo ao
SUS é um ato de justiga, equidade e cuidado
com nossas criangas e suas familias. A saude
nao pode ser privilégio de poucos — deve ser
direito de todos.

Pagina 79 de 93



Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . N3o
A "Sou da Familia de Richard Willian ele tem
- istrofia Muscular de Duchenne e precisa com
Distrofia M lar de Duch i
paciente urgéncia que essa medigdo Elevids seja
25/06/2025 aplicado pelo Sus , para garantir a ele e muitas
familias uma esperanga é qualidade de Vida.,
Elevids : Uma dose que pode mudar uma vida,
""TEMPO E VIDA E VIDA E MUSCULO."
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo a2 _ N3o a_N3o
ou cuidador de Por meio de pesquisas, acredita-se que
ient melhora a qualidade de vida dos usuarios.
paciente
25/06/2025
Erefssienalle 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de saude, Qual: Terapia 32- Ndo 2 _ N3o 2 _Nio
satde N&o ha dados para favorecer ou desfavorecer a  génica com Delandistrogeno moxeparvoveque para
inclusdo do medicamento no SUS com dois pacientes deambuladores de 4 a 7 anos de idade com
25/06/2025 ensaios cl[inicos e estudos de extensdo com diagnéstico de Distrofia Muscular de Duchenne, Positivo e
esta TRG. Eu consideraria o beneficio da duvida facilidades: Logistica pré-infusdo, infusdo e pds-infusdo
para o lado favordvel a inclusdo. Neste sentido, muito bem coordenada pela Coordenagdo de Doengas
um registro de paciente pds-infusdo de dados  Raras do MS. Somos SRDR responsavel por todo o
clinicos de vida-real sdo essenciais, e, aguardar procedimento relacionada a TG. Dois pacientes infundidos
mais tempo para coletar informagdes mais com excelente resposta terapéutica através dos
robustas pelos inventdrios de mobilidade marcadores bioquimicos e evolugdo pds-infusdo. As
disponiveis. E, o mais importante, ndo haverr narrativas da familia sdo muito positivas com respeito a
mais judicilaizagdo para o acesso a medicagdo. mobilidade, capacidade de andar maiores distancias, e, a
avaliagdo North Star estabilizada. Necessito um tempo
maior para avaliar a resposta terapéutica., Negativo e
dificuldades: Ndo houveram experiéncias negativas, ao
contrdrio, somente expectativas positivas
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 2-Ndo 42 - NAO 52 NAO
ou cuidador de POR FAVOR SALVEM AS CRIANCAS COM
K DUCHENNE COM A INCORPORACAO DO
paciente ELEVIDYS PELO SUS!!! ESSA E A CHANCE,
25/06/2025
Familiar, amigo 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo a_N3o 52 N3o

ou cuidador de
paciente

25/06/2025

Acredito que deva ser incorporado ao SUS, se
ha uma chance de salvar uma vida, a
populagdo deve ter acesso! O direito a vida é
um dever do Estado.
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Contribuiu

como:

0, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
economicos:

Empresa
fabricante da
tecnologia
avaliada

25/06/2025

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo
A Roche vem, por meio desta contribuigado,
colaborar com a discussdo através das
consideragdes apresentadas no anexo, de
forma a esclarecer aspectos relevantes para a
avaliagdo desta tecnologia e mitigar eventuais
incertezas que tenham subsistido. Apresentam-
se novas evidéncias cientificas, andlises
econOmicas atualizadas, contextualizagdes
essenciais para a correta interpretagdo dos
efeitos observados nos estudos clinicos e uma
proposta de acordo de compartilhamento de
risco combinada com solugdes para a jornada
do paciente., Adicionalmente, apresenta-se
uma proposta de Acordo de Compartilhamento
de Risco (ACR) ao Ministério da Satude (MS) e
um pacote de solugGes para a jornada do
paciente com o intuito de estabelecer uma
rede de cuidados para os pacientes com DMD.,
Por fim, a Roche reforga seu compromisso com
os pacientes com DMD e com a
sustentabilidade do ecossistema de saude e
reitera a sua crenga de que o acesso formal é a
melhor via para garantir o tratamento dos
pacientes elegiveis ao delandistrogeno
moxeparvoveque, de forma equanime e
responsavel.

42 - Contribui¢do em relagdo 52 - Contribuigdo em

as evidéncias clinicas seguem  relagdo aos estudos

detalhadas em anexo. econdmicos seguem
detalhados em anexo.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.- Ndo
Devido aos resultados positivos ja

comprovados é vital que o Sus possa ministrar

o medicamento.

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:,
Positivo: Resultados altamente positivos em
pacientes com Duchenne que usaram no
exterior e também no Bradesco , Negativo:
Nenhum

42 - Nao 52 - Ndo
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Contribuiu 0, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 -, Sim,, como profissional de satide, Qual: Elevidys, 2 - Sim, como profissional de saude, Qual: 42 - N3o a
Eu atendo meninos com Duchenne, ha 21 anos, Positivo e facilidades: , Negativo e dificuldades: Melhora Corticoide, equipe de reabilitagdo
vi dezenas de meninos perderem o brilho no no quadro clinico, interrupgdo da progressdo da doenca multiprofissional, ventilagdo mecanica ndo
25/06/2025 olhar ao perder a deambulagdo, vi sonhos invasiva, terapia respiratodria ., Positivo:
profissionais e pessoais se esvairem com a Melhora da um qualidade de vida , declinio
progressdo cruel e incapacitante que a menos acentuado da fungdo respiratoria, ,
fraqueza muscular traz, vi dezenas de maes Negativo: Ndo é possivel interromper ou ndo
chorando a partida de seus filhos, partida estabilizar a progressdo da doenga,
precoce, avassaladora, por um corpo
deformado e o coragdo sem forgas. Uma
progressao lenta, agoniante, cruel, nos da
equipe de reabilitagdo oferecemos o possivel
para melhorar a qualidade e vida, minimizar as
deformidades e o desconforto respiratério,
conseguimos ganhar anos de vida com o nosso
tratamento e a corticotetapia, mas nada
impede a progressdo da doenca. E urgente
aprovar esse medicamento que traz luz,
esperanca e de forma real muda a evolugdo da
doenca, proporciona um desfecho
inimaginavel, interrompendo essa progressao
cruel e permitindo a continuidade da
deambulagdo e dos sonhos dos nossos
meninos. Ninguém consegue ver mais meninos
partindo quando sabemos que existe uma
possibilidade real de mudar essa realidade .

Profissional de
saude

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32-Ndo a
Esse medicamento é essencial para retardar o

processo da doenga, melhorando a qualidade

de vida do paciente.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025
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Contribuiu
como:

Organizacgdo da
Sociedade Civil

25/06/2025

0, comentario:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A Casa Hunter acompanha a comunidade de
pacientes com Distrofia Muscular de Duchenne
(DMD) ha aproximadamente uma década.
Nesse periodo, observou de perto suas
necessidades e desenvolveu ag¢bes de
divulgacdo da patologia, como a promogdo de
um episddio da série “Viver é Raro”.
Recuperamos essa trajetoria para justificar a
defesa da incorporagdo do Delandistrogeno
moxeparvoveque para pacientes
deambuladores de 4 a 7 anos, com diagndstico
de DMD.,, Conforme demonstrado em
estudos internacionais e no acompanhamento
de pacientes brasileiros em uso da medicagdo
ha mais de um ano, os resultados tém sido
satisfatorios, com manutengdo dos marcos
motores.,, O paciente com DMD perde, em
média, 6% da fungdo respiratdria ao ano,
agravando-se com a perda da marcha (até
50%). Retardar esse quadro transforma o curso
da doenga, reduzindo complicagdes como
pneumonias, disfagia e broncoaspiragdo, que
comprometem a qualidade de vida e levam ao
Obito.,, Comparar o uso continuo de
corticosteroides com a terapia génica é um
equivoco. Corticoides apenas retardam o
processo inflamatério, mas ndo impedem a
progressao da doenga. Além disso, causam
efeitos colaterais significativos ao coragéo,
pulmdes e sistema imunoldgico.,, Quantoa
seguranga, os Obitos registrados nos estudos
clinicos devem ser analisados caso a caso: dois
ocorreram em pacientes fora da faixa etaria
aprovada pela Anvisa (4 a 7 anos), e um em
menor infectado por influenza, conforme
autdpsia., , Por fim, é essencial promover o
diagndstico precoce. Enquanto a média
mundial ocorre entre 3 e 5 anos, no Brasil a
maioria dos casos é identificada entre 5e 9
anos. Sem ampliar o acesso a especialistas,
apenas cerca de 20% terdo acesso a uma
terapia verdadeiramente transformadora.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas:

efeitos, facilidade, dificuldade:

42 -"""N3o enviar
documentos pessoais

52 Estudos
economicos:

52 - """Ngo enviar
documentos pessoais
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Contribuiu
como:

Organizagao da
Sociedade Civil

25/06/2025

12 Opinido, comentario:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
No documento anexo apresentamos nossos
argumentos e fundamentos. A recomendagdo
inicial pelo Conitec é pela ndo incorporagéo da,
tecnologia ao SUS, sob os seguintes
argumentos: incerteza quanto a eficdcia,, risco
potencial de eventos adversos graves, auséncia
de protocolo e custo, elevado., Em resumo,
resta comprovado que estamos diante de
terapia inovadora, Unica e que demonstra
mudar o curso natural da doenga através de
tecnologia, avangada (génica), atende e supre
as demandas dos pacientes (aqui listadas), ,
comprovando a mudanga no curso natural da
doenga, foi e vem sendo, comprovado com os
estudos de seguranca e resultados, que ha
mais, beneficios diante da perspetiva de ndo
tratamento, ha ndmeros (mais de 800,
pacientes que ja fizeram uso)., Ademais, é de
suma importancia destacar que perder a
oportunidade, terapéutica onera
consideravelmente paciente e sistema. Os
custos de ndo, incorporagdo sdo maiores que o
da incorporagdo, uma vez que as demandas,

supra listadas sdo progressivas e longitudinais e

a terapia considerada, de, dose Unica muda o
curso natural da doenga, conforme
demonstram os estudos., Diante do exposto e
considerando, que a terapia cumpre requisitos
de, incorporagdo e com todo respeito que
estendemos a este comité, trazemos, nossa
discordancia a recomendagao preliminar., E
por fim, requeremos:, - a realizagdo de
audiéncia publica, garantindo a participagdo
social e, oitiva qualificada e produgdo de
conteldo e debate cientificos, satisfatérios, , -
e, a reandlise da recomendacdo preliminar,
para uma recomendacao, definitiva de
incorporagdo garantindo assim o acesso com
equidade.

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

2. Ndo

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

2.-Ndo

42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
economicos:

42 - No geral, o 2 - Ndo
delandistrogene
moxeparvovec tem um perfil,
de seguranca e tolerabilidade
gerenciavel em uma ampla
populagdo de, pacientes com
DMD, independentemente da
idade, peso ou estagio da,
doenga. Totalizando hoje
mais de 800 pacientes que
fizeram uso da, terapia, com
idade entre 03 a 20 anos.,
Esses dados foram
apresentados anteriormente
no Congresso Anual da,
World Muscle Society, 8 a 12
de outubro de 2024 -
FUNDAMENTOS NO ANEXO.

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

Muitas vidas dependem de medicagdo que tem
um grande valor e estando disponivel pelo SUS
MUITAS VIDAS PODEM SER SALVAS

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo g—EuachoqgedeveserincorporaéonoSUS, 2. Ndo %—SmLcomoFuwadorourmpqnﬁvd,Qum: a_N3o a_N3o
. Qualquer medicamente que tenha tido bons Trilogy e mdquina da tosse, Positivo: Tanto o
ou cuidador de ; . ) - ~
K resultados no tratamento da distrofia de trilogy quanto a maquina da tosse sdo
paciente duchenne deve ser incorporado no sus. fundamentais para manter uma boa qualidade
25/06/2025 de vida para o paciente., Negativo:
Padiamie 2. Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2. Ndo 2.-Sim, como pacien.t.e, Qual: Trilogy., rpéquina 2 _ N3o a_Nio
Qualquer tratamento que possa ajudar da tosse e ambu, Positivo: Sdo essenciais para
25/06/2025 pacientes com distrofia muscular de duchenne ajudar na minha qualidade de vida. Eles
deve ser incorporado no SUS. compensam a fraqueza muscular., Negativo:
Interessado no 12 - Eu acho que dew_e sgr incorp.oraf:lo no SUS, 22-Nao 32-Ndo 2 _N3o a_N3o
O acesso a saude é direito constitucional e é
tema ; .
dever do Estado incorporar o medicamente
25/06/2025 para salvar vidas de cidad&os brasileiros.
PraEme EiEUéchoquedeveFeanomomdonoSU&. 2. Ndo 39—SmLcomoPadenm,Qum:Deﬂamcon30, a_Nio a .- Nio
Muito importante ser incorporado pelo Sus, sei Concor 10, Espirolactona 25, Omega 3,
25/06/2025 que ndo vou conseguir usar ainda esta Entresto 200, Forxiga 10, AAS 100, Coenzima
medicagdo mas as criangas vao ter a chance de Q10 300, Colecancioferol, Melatonina 10. Fago
receber, com o valor tdo alto sendo impossivel uso de respirador 24 hrs, aparelho da tosse
de uma familia conseguir comprar, creio que o Couch assist usado para limpar vias aéreas e
SUS é a unico que ira conseguir fazer todo o exercicios respiratorios, uso cadeira de rodas,
processo para receber a medicagdo, pela cadeira de banho, cama tipo hospitalar.,
estrutura e competéncia. Positivo: Remédios que retardam o progresso
da doenga, que também ajudam nos efeitos
colaterais que alguns deles tem, como o
corticoide por exemplo., Negativo: O uso de
muitos remédios trazem alguns efeitos
negativos, como aumento do peso, problemas
nos rins...precisa ser monitorado sempre.
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nado 2 _N3o 2 _N3o
25/06/2025
ieressads ne 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2- Ndo a_Nio a .- Nio

tema

25/06/2025
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Contribuiu 12 Opiniao, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Nao a
O filho de uma amiga, nascido em 2019, tem
uma mutagdo no gene DMD (o exame detectou
uma mutagdo pontual no exon 40), que altera
25/06/2025 a matriz de leitura do gene a partir desse ponto
culminando na parada prematura da leitura do
gene c com isso e levando a auséncia da
distrofina, a principal proteina responsavel pela
manutencgao da estrutura da fibra muscular, o
que causa o quadro da Distrofia muscular de
Duchenne (CID G71.0). E a doenca
neuromuscular mais frequente da infancia. Ela
tem uma heranga autossomica recessiva ligada
ao X, sendo as mulheres portadoras da doenga
mas em geral assintométicas. Clinicamente, é
caracterizada por um quadro de fraqueza
muscular rapidamente progressiva que ocorre
devido a degeneragdo dos musculos
esqueléticos. A apresentacdo clinica tem inicio
na infancia, e os meninos apresentam um
quadro de fraqueza muscular progressiva com
idade média de inicio aos 3 anos. A doenga
evolui rapidamente e a crianga apresenta-se
com quedas, dificuldades para levantar do
chdo e/ou subir escadas até levar a perda da
capacidade de andar, escoliose, surgem as
complicagdes devido a comprometimento de
musculatura respiratéria e cardiaca que sdo as
responsaveis pelo 6bito. O ELEVIDYS é a
primeira terapia génica liberada para a DMD,
onde uma microdistrofina acoplada a um vetor
viral é injetada de forma endovenosa com
objetivo de atingir o interior da célula e dai
favorecer a produgdo da distrofina. Os
primeiros resultados publicados foi em 2020 na
revista JAMA, com 4 pacientes, com média de
idade de 4,8 anos, e mostrou que ndo houve
efeitos colaterais sérios. Na biopsia muscular
que foi realizada 12 semanas apds a infusdo foi
demonstrada uma expressdo importante do
“transgene” e pela técnica de Western Blot a
média de expressdo da distrofina foi de 74%,
sem gordura ou fibrose. Os pacientes
apresentaram melhora nas escalas funcionais
(NSAA) e houve redugdo da CK, e que foi
mantida apds 1 ano (Mendel J, 2020).

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32- N3o .

ou cuidador de
paciente

25/06/2025
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Contribuiu 12 Opinido, comentario: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
. A vida é direito de todos
ou cuidador de
paciente
25/06/2025
Familiar, amigo 2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2-Nao 2-Nao a_Nio a_ N3o
. O produto estd em uso em diversos paises,
ou cuidador de .
K com resultados bem importantes para os
PRzl pacientes. A demora na aprovagdo e uso
25/06/2025 efetivo nas criangas doentes acaba por impedir
que a crianga tenha acesso dentro da janela de
indicacdo.
Paciente 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Ndo 32 - Sim, como paciente, Qual: Medicag¢Bes a_Nio a_N3o
Como paciente tenho uma esperanga de cura e paliativas , Positivo: Ndo sei informar,
25/06/2025 qualquer medicamento que nos aproxime disso Negativo: Ndo sei informar
é util.
Organizacdo da 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . N3o
Sociedade Civil
25/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho ([l]},le devg ser incqrporado no SUS, 2. Ndo 2-Ndo 42 - "Sou da Familia de 52_"Sou da Familia de
ou cuidador de "§ou d? Familia de Richard Willian ele tem Richard Willian ele tem Richard Willian ele tem
paciente D'StArOf"a Muscular de Dyfhenne{ € precisa com Distrofia Muscular de Distrofia Muscular de
urgéncia que essa medicdo Elevids seja Duchenne e precisa com Duchenne e precisa com
25/06/2025 aplicado pelo Sus , para garantir a ele e muitas urgéncia que essa medicdo urgéncia que essa
familias uma esperanca é qualidade de Vida., Elevids seja aplicado pelo Sus  medigdo Elevids seja
Elevids : Ufna dose que pgde mudar uma vida, , para garantir a ele e muitas  aplicado pelo Sus, para
""TEMPO E VIDA E VIDA E MUSCULO." familias uma esperanca é garantir a ele e muitas
qualidade de Vida., Elevids : familias uma esperanga é
Uma dose que pode mudar qualidade de Vida.,
uma vida, ""TEMPO E VIDAE Elevids : Uma dose que
VIDA £ MUSCULO." pode mudar uma vida,
""TEMPO E VIDA E VIDA E
MUSCULO."
2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2 - Sim, como cuidador ou responsével, Qual:  4a

Familiar, amigo
ou cuidador de
paciente

25/06/2025

A vida é direito constitucional basico e deve ser
garantido a todo cidaddo. Como mée do um
menino de 6 anos que foi diagnosticado com
DMD ano passado, s6 pego que seja nos
oferecido um tratamento mais digno e que
melhore e amplie a qualidade de vida dos
nossos filhos. QUEM TEM DUCHENNE TEM
PRESSA, TEMPO E MUSCULO e MUSCULO E
VIDA!

Meu filho faz uso do Deflazacort continuo e
terapias multidisciplinares, porém esse
medicamento ndo tem uma eficdcia tdo ampla
e forte quanto o Elevidys, que retarda bem
mais a progressdo da doenga e dd uma
qualidade de vida maior para nossos meninos.,
Positivo: Ajudou um pouco no
desenvolvimento., Negativo: Ndo traz a melhor
qualidade de vida e nem retarda tanto o
progresso da doenga.

52 -Nao

Pagina 87 de 93



Contribuiu 12 Opinido, comentdrio: 22 Experiéncia, efeitos, facilidade, 32 Qutra tecnologia - Experiéncia, 42 Evidéncias clinicas: 52 Estudos
como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo a. E,u ac’hQ que de.ve ser incorporado no SUS, 2-Ndo 2-Ndo a_N3o a_N3o
. Este é o Unico medicamento

ou cuidador de )

K comprovadamente eficaz no tratamento da
paciente duchene
25/06/2025
Familiar, amigo 2 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 2-Nao 2-Nao a_Nio a_ N3o

ou cuidador de
paciente

25/06/2025

Profissional de
saude

25/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Pacientes tratados com delandistrogeno
moxeparvove por 3 anos nos estudos
demonstraram estabilizagdo de longo prazo ou
desaceleragdo da, progressdo da doenga em
comparagdo com uma coorte EC pareada
rigorosamente, conforme medido pela
pontuacdo total NSAA, tempo e, velocidade de
TTR, e tempo e velocidade de 10MWR, e
analisado usando MMRM e regressdo mediana.

22 - Sim,, como profissional de satde, Qual:
delandistrogeno moxeparvoveque, Positivo e facilidades:
pacientes mostrando mais agilidade na realizagdo de
atividades motoras amplas como caminha e subir e
escadas, Negativo e dificuldades: dificuldade de acesso ao
tratamento

32 - Sim, como profissional de satde, Qual:
corticoide, atalureno, Positivo: permanéncia
por um tempo maior de deambulagdo,
Negativo: muitos efeitos colaterais com uso
prolongado do corticoide na saude 6ssea e
questdes metabdlicas

42 - Os resultados do Estudo 52 - Ndo
101 de 5 anos indicam que o
tratamento com
delandistrogeno
moxeparvoveque é seguro e
eficaz para pacientes com
DMD,, demonstrando
estabilizagdo ou
desaceleragdo da progressdo
da doenga. Pacientes tratados
mantiveram melhorias
funcionais significativas,
permaneceram,
deambulantes e
apresentaram um perfil de
seguranga consistente

Interessado no
tema

25/06/2025

12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
Atesto a eficacia do medicamento Elevidys,
pois acompanhei a primeira crianga que
recebeu tal medicamento com melhoras
significativas, com suas dificultades motoras
superadas.

22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual:
Delandistrogeno moxeparvoveque, Positivo e facilidades:
Eficacia comprovada com crianga que acompanhamos, a
qual apresentou uma maior tonificagdo muscular, na
escala North Star houve um crescimento de 24 para 34
em no periodo de 11 meses a partir da aplicagdo do
medicamento., Negativo e dificuldades: Nenhuma

32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:

Corticoides, Positivo: As criangas que
receberam ndo tiveram resultados positivos,
com redugdo na habilidade de andar efetuar
marcha, Negativo: Ineficiéncia

2 - 0 medicamento teve 2.-Néo
redugdo de 70% no nivel das
proteinas que indicam
inflamagdo no organismo

Profissional de
saude

25/06/2025

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
"Atulmente é o Unico traamento disponiel com
possibilidade de melhorar consideravemente a
qualidade de vida dos pacientes. Além disso, a
satide como diereito de todos e dever do
Estado estd consargrada na Consituigdo Federal
Brasileira, artigo 196. Ainda, a Lei n®
8080/1990 que estabelece os principios que
norteiam o SUS garante o acesso universal aos
servigos de salde, considerando todas as
necessidades individuais de modo a garantir
uma assisténcia completa. Portanto, é evidente
que o tratamento em questdo deve ser
incorporado ao SUS. Inclusive, sugiro a
expansdo da faixa etdria e exclusdo do critério

capacidade de deambulagdo"".

2. Ndo
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Erencsionallte 2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 2- Ndo a_N3o a . N3o
. Importante passo na area da saude para
pacientes g necessitam dessa medicagao.

25/06/2025
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2.-Ndo 2-Ndo 42 - N3o 52_ N3o
ou cuida’dor de Se ha possibilidade de postegar os avancgos da

i doenga, e isso traz qualidade de vida aos
paciente portadores, entendo que a instituicdo tem
25/06/2025 obrigagdo de fornecer apoio as familias.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Ndo 2 _ N3o a_Nio
ou cuidador de
paciente
25/06/2025
Organizacdo da 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Sim,, como cuidador ou responsavel, Qual: 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 - Observei a reducio de 2 Apesar o

Sociedade Civil

25/06/2025

O Elevidys aplicado na crianga na qual fiz o
acompanhamento como cuidadora, observei o
incrivel desenvolvimento em toda atividade
motora, pulmonar, resisténcia e progressao na
fala com éxito. E vida nova aos musculos!

Delandistrogeno moxeparvoveque, Positivo e facilidades:

Eficacia comprovada com uma crianga que acompanhei,
com resultados surpreendentes na resisténcia muscular,
na progressdo da fala, no caminhar etc..., Negativo e
dificuldades: Nenhum

Corticdides, Positivo: Criangas que fazem uso
somente de corticdides ndo tiveram bons
resulrados, pois houve redugdo na marcha e
dificuldades pulmonares e na fala., Negativo:
Ineficiente.

80% no CPK

medicamento ter um
custo elevado, os
beneficios que o mesmo
proporciona, compensa o
investimento.

Pagina 89 de 93



Contribuiu
como:

Profissional de
saude

25/06/2025

inido, comentario:

2- Eu acho que deve ser incorporado no SUS,
A Distrofia Muscular de Duchenne é uma
doenga neuromuscular devastadora, ligada ao
cromossomo X, que resulta da auséncia da
proteina distrofina funcional. Essa deficiéncia
leva a degeneragdo muscular progressiva e
irreversivel, substituindo o tecido muscular por
tecido fibroadiposo. As consequéncias sdo a
fraqueza muscular progressiva, a diminuigao
drastica da qualidade de vida e,
lamentavelmente, a morte prematura., , Existe
uma necessidade urgente e ndo atendida de
um tratamento que modifique a doenca para
os pacientes com DMD no SUS. As terapias
atuais, embora importantes no manejo dos
sintomas, ndo abordam a raiz do problema. E
aqui que Elevidys se destaca., , Elevidys é a
primeira terapia de transferéncia génica para
DMD, utilizando um vetor rAAVrh74 para
entregar uma microdistrofina funcional.
Diferente de outros tratamentos, incluindo
corticosteroides, que apenas gerenciam os
sintomas como inflamagdo, Elevidys® age
diretamente na deficiéncia da distrofina, a
causa subjacente da doenga., , O programa de
desenvolvimento clinico de Elevidys é completo
e sem precedentes em terapias génicas para
DMD. Com estudos de fase 1,2 e 3, e um
acompanhamento de até 5 anos, Elevidys
demonstrou consistentemente sua seguranca e
eficacia em uma ampla gama de mutagdes de
DMD., eficdcia bioldgica de Elevidys é notavel.
Foram observadas melhorias sustentadas na
sauide muscular e a expressdo da
microdistrofina nas células-alvo. Estudos de
ressonancia magnética (MRI) confirmam a
estabilizagdo ou o retardo da progressdo da
doenca em pacientes tratados, contrastando
com a progressdo observada em grupos
placebo ou controle externo., , Além disso, a
eficacia funcional e a durabilidade dos efeitos
de Elevidys sdo clinicamente significativas.
Dados de até 5 anos de acompanhamento
mostram melhorias duradouras na fungédo
motora e uma estabilizagdo a longo prazo que
diverge claramente da histéria natural da DMD.
Isso significa que Elevidys tem o potencial real
de modificar o curso da doenga. Os resul

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:

2, Sim,, como profissional de saude, Qual: Com
Elevidys, Positivo e facilidades: Melhoras gobal de

desempenho motor como subir escada e se levantar do
solo e manutengdo dos oaranetros respiratorio. Sem
declinio como se acompanha em idividous emque cursam
com a historia naturak. Petda de 6% ano da cvf, Negativo
e dificuldades: Nos brasileiros que acimpanham, nao

tiveram efeito adversis , nem tocaran as enzimas
esperados pela imuno supressao

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:

2 - Sim, como profissional de saude, Qual:
Atalurem, porém é para um tipo especifico de
mutagdo no sense. Que relresenta 10% dos
dmds, Positivo: Pela promeira vez, vi dmd
deambulantes. Pq até entao s6 conhecia os
cadeirantes. Quando eles vem para fisio resp. ,
Negativo: A limitagdo de sé poder trTar 10% da
pop. Elegivel

42 Evidéncias clinicas:

42 - Diante desses fatos,
como fisioterapeuta
respiratdria, ressalto a
importancia vital da
incorporagdo de Elevidys no
SUS. Esta medicagdo
representa a esperanca de

uma vida com mais qualidade
e dignidade para as criangas e

jovens com DMD no Brasil,
oferecendo um tratamento
que realmente modifica a
doenca. Ndo podemos

esperar 10 anos para estudo

de longo prazo para uma
doenga onde ocorre morte

prematura em torno de 20-28

anos!, , Peco
encarecidamente que
reconsiderem a decis3o,

priorizando a satde e o futuro

de nossos pacientes., ,
Atenciosamente,

52 Estudos
economicos:

52 - Diante da custo
efetividade, tratar, ainda
custa menos que as
internagoes prolongadas
des populagGes por
comicag des
pneumonicas. Leito de cti,
mais antibioticos, mais o
conjutos de complicacoes
em internagdes
prolongadas, ao longo da
vida., Fora tranfirma los
em jovens produtivos e
contribuitem , aos inves
de beneficiarios bpc ao
longo de sua vida.
Estamos falando de uma
pop qye vai ficar acamado
ao longo de 3 a 4 decadas
de vida.
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como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Sim,, como cuidador ou responsdvel, Qual: Ataluren, 2 - Sim, como cuidador ou responsével, Qual:  4a _ \pelhoria na funcdes 52 Nao
. A Distrofia Muscular de Duchenne é uma Positivo e facilidades: Melhora clinica , Negativo e Ataluren, Positivo: Melhora clinica e motora, de cri
ou cuidador de . . . e ~ ) . . motoras de criangas.
K doencga terrivel. Essa medicagdo é um grande dificuldades: Dificuldade de aprovagdo pela Anvisa. Negativo: N&o tive
paciente avanco para estacionar essa doenga tdo cruel e
25/06/2025 devastadora e dar mais qualidade de vida aos
meninos que dela podem fazer uso.
Preffestenal ciz 2. Euacho qlue .deve.ser i,nc.orporado no SUS, a ff Sim,, como pr.ofissiopgl de saude, Qual:, Positivo e a —.S.im, como p.roﬁssional de saude, Qual:, a_Nio a - N3o
satde Como farmacéutica-bioquimica tenho facilidades: , Negativo e dificuldades: Positivo: , Negativo:
acompanhado a jornada dos pacientes com
25/06/2025 Distrofia Muscular de Duchenne frente a

oportunidade de melhoria da qualidade de vida
para uma doenga ocasionada por mutagdes no
gene da distrofina, levando a degeneragdo
progressiva das fibras musculares e fraqueza. A
fraqueza pode se manifestar inicialmente com
dificuldade para deambular, mas progride
progressivamente de forma a tornar os
pacientes incapazes de realizar atividades da
vida didria e precisam usar cadeiras de rodas. A
fraqueza muscular pode evoluir para
complicagGes cardiacas e ortopédicas, e a
morte geralmente ocorre na faixa etéria dos 20
anos devido a fraqueza dos musculos
respiratorios ou miocardiopatia., Os
tratamentos disponiveis focam principalmente
no controle dos sintomas.O uso de medidas
imunossupressoras e o desenvolvimento
otimizado de vetores permitem que as terapias
génicas abordam a causa genética da doenga. ,
Aprovado em 9 paises (EUA, Brasil, Israel,
Emirados Arabes Unidos, Om3, Bahrain, Qatar,
Kuwait e, recentemente no Jap&do3) a terapia
tem apresentado um perfil de seguranga e
tolerabilidade gerencidvel, conforme dados
clinicos apresentados na bula do medicamento,
As aplicagBes realizadas no Brasil tém sido
acompanhadas por centros e profissionais
altamente capacitados, os resultados refletidos
nos desfechos evidenciados pelos dos
familiares dos pacientes que tiveram a
oportunidade de receber a terapia., A doenga
é rara, cada dia e cada passo importa para
guem acompanha diariamente a evolugdo do
paciente com ou sem acesso ao medicamento
e cuidados associados. ,

Pagina 91 de 93



Contribuiu
como:

12 Opinido, comentario:

2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS,

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,
dificuldade, outros efeitos:
2. Nao

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,
efeitos, facilidade, dificuldade:
2 Sim, como cuidador ou responsavel, Qual:

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos
economicos:

Familiar, amigo X ; X > o i 42 - Ndo 2-Néo
. Meu filho tem 7 anos , portador de distrofia Corticoide, atalureno, Positivo: , Negativo:
ou cuidador de )
X muscular de duchene, tem toda a vida pela
paciente frente..e diante da doenga ndo temos garantia
25/06/2025 de nada, é muito triste saber que um dia ele
ndo vai andar mais por conta da progressao da
doenga. Entdo o medicamento é o Unico que
promete a desacelerar a sua evolugdo.
Familiar, amigo 12 —.Eu acho que deve ser incc?rporado n? SUS, 22-Nédo 32 - Nao 3 - o reavilEces elhitles a - N3o
ou cuidador de !Jewdolao auto cust?.do me(';il.camen.to, é com os pacientes que ja
At impossivel uma familia adquirir medicamento fizeram aplicacdo, foram
acien o b
P de milhdes comprovadamente
25/06/2025 satisfatorios.
a. i a_Nj3 a_Nj3 ~ ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 32-Nao 2 _N3o 2 _Nio
ou cuidador de
paciente
25/06/2025
£ i a_Nj3 a_Nj3 - ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS Nao Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
25/06/2025
a. i a_Nj3 a_Nj3 ~ ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Nao 32 - Nio 2 - Nio 2 - N3o
ou cuidador de
paciente
25/06/2025
a_ i a_Nj3 a_gj i 4 . = ~
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 22 - Ndo 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: a_Nio a_Nio

ou cuidador de
paciente

25/06/2025

Sou pai ndo de uma, mas de duas criangas
portadoras da sindrome de Duchenne. Mas
mesmo se eu sequer fosse pai, ndo imagino
uma forma maior de desrespeitar o direito
constitucional a vida que ignorar o avango
cientifico que finalmente traz luz a uma
condigdo tdo especifica. Trata-se de garantir
igualdade de chances de sobrevivéncia, tal qual
atender transplantes pelo Sistema Unico de
Saude nacional, publico e universal.

Deflazacorte, Positivo: Retardamento do
avanco da doenca , Negativo: Baixa significativa
da imunidade dos meus filhos
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Contribuiu

12 Opinido, comentdrio:

22 Experiéncia, efeitos, facilidade,

32 Qutra tecnologia - Experiéncia,

42 Evidéncias clinicas:

52 Estudos

como: dificuldade, outros efeitos: efeitos, facilidade, dificuldade: economicos:
Organizacdo da 2-Euacho .qu.e deve ser incorporado no SUS, .E -, Sim,,. corTm profissional dfe saude, Qual:.a.inda ndo 2 - Sim, como .profissional .de saude, Qual: 42 - ndo 52 ND
. .. Todos tem direito ao melhor tratamento tive experiéncia com este medicamento, Positivo e Translarna, Positivo: os pacientes tem
Sociedade Civil . , " o ) . : ) "
adequado conforme sua condigdo de saude. facilidades: conforme havia dito, ainda ndo tive qualidade de vida, melhoraram a mobilidade, a
25/06/2025 Porque ninguém merece morrer minguando experiéncia com este medicamento, porém, acredito que autoestima, condigdo respiratéria e
em uma cadeira de rodas ou em cima da cama. todos tem direito ao melhor tratamento adequado demoraram ir para cadeira de rodas, Negativo:
conforme sua condigdo de saude. , Negativo e infelizmente o paciente ainda corre o risco de
dificuldades: acredito que a falta do tratamento para cadeira de rodas
adequado, podera piorar a condigdo de vida do ser
humano, o causa até morte precoce ou por inanigao,
infelizmente ja houve casos em nosso estado de pacientes
terem falecidos na melhor fase adulta com essa patologia
porque ndo tinha nenhum medicamento para tratar.
Familiar, amigo 12 - Eu acho que deve ser incorporado no SUS 22 - Ndo 2- Ndo 42 - N3o 52 N3o
ou cuidador de
paciente
25/06/2025
Familiar, amigo 2. Euacho .qu.e deve ser incorpo.rado no SUS, 2-Nado 2-Ndo a_N3o a_N3o
. Todos tem direito a tratamento digno e se
ou cuidador de ) . ) .
K existe um é papel do governo proporcional isso
paciente aos cidaddos
25/06/2025
Profissional de 12 - Eu acho que deve s.er incorporado no SUS, 2. Ndo 32-Sim, comc.J r{rofissiona?lide salﬁlde,. Qual: 42 - N3o 52 N3o
satde Numa doenga progressiva e devastadora, com Ataluren, corticdides, Positivo: Contribuem
curso inexoravel com perda da deambulagdo e para retardar a progressdo da doenga, desde
25/06/2025 rumo a morte precoce por insuficiéncia que a indicagdo seja precisa (no caso do
respiratoria ou cardiaca, a possibilidade de um Ataluren, dependendo da variante genética
beneficio através do produto que esta sendo presente no paciente, entre outros critérios),
avaliada deve ser permitida aos pacientes que Negativo: Eficdcia pequena e transitoria
preencherem os critérios de inclusdo, com os
riscos compartilhados entre os provedores do
tratamento e os fabricantes do mesmo.
Familiar, amigo 2 Eu acho que deve ser incorporado no SUS, 2- Ndo 32 - Sim, como cuidador ou responsavel, Qual: 42 _ N30 sou médico. a_Nio

ou cuidador de
paciente

25/06/2025

Através de procedimentos técnicos especificos
no tratamento em centros de referéncia de
neurologia pediatrica e apoiados pela bula do
medicamento, acredito que é possivel evitar a

perda da forga fisica e outros sintomas da DMD

de forma precoce nas criangas para

desenvolvimento de tecnologias de tratamento

Nacionais.

Ndo existe nenhum outro medicamento para a
doenga do meu filho com Distrofia Muscular de
Duchenne com delegdo dos éxons 45 ao 50.,
Positivo: Ganho de forga fisica em todos
deambulantes que fizeram a infusdo em varios
paises, inclusive no Brasil., Negativo: Nenhum.
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