Agora tem

ESPEGIALISTAS

>

Diagnéstico e
tratamento de
doencgas raras

no SUS

Inovagoes para reducgao
do tempo de espera

Um dos primeiros bebés que recebeu infusao de Zolgensma,
no Hospital da Crianca José Alencar, em Brasilia (DF)




Agora tem
o> ESPECILISTAS

sulta ao tratamento

CENARIO ATUAL

> Cerca de 13 milhoes de
brasileiros com algumas das
7 mil doencas raras catalogadas

> 71,9% das doencas raras
tém origem genética

> Diagnostico leva até 7 anos
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INCLUSAO DE TECNOLOGIA
AVANCADA NO SUS

Sequenciamento Completo
do Exoma (WES) no SUS

100% DA DEMANDA PELO
EXAME ATENDIDA

RS 26 milhoes

EXAME CUSTA DE R$ 2 MIL
A R$ 5 MIL NO MERCADO

DIAGNOSTICO SOLUCIONADO PARA
90% DAS PESSOAS COM DOENCAS RARAS

REDUCAO DO
TEMPO DE ESPERA
DAS FAMILIAS POR
UM DIAGNOSTICO

Agora

COMO
SEQUECIAMENTO
COMPLETO DO
EXOMA

Aproximadamente
6 meses




SEQUENCIAMENTO
COMPLETO DO EXOMA

(WES)

O QUEE
© Exame analisa a regiao do DNA
onde se concentram a maioria das

mutacoes genéticas com amostras IDENTIFICA MUTACOES

de sangue ou saliva ASSOCIADAS A:

© Deficiéncia intelectual

© Atraso global do
desenvolvimento

© Diversas doencgas raras

COMO EUNCIONA de origem genética
© Teste do pezinho rastreia

doencas raras
© Sequenciamento Completo do

Exoma

confirma o diagndstico
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DEMANDA DO SUS POR
DIAGNOSTICO SERA
100% ATENDIDA

> Projeto-piloto

Iniciado em outubro/2025

Servicos ativados em 11 UFs

Rio de Janeiro Pernambuco
Minas Gerais Parani
Golas Ceard

Para Sao Paulo

Bahia Mato Grosso
Distrito Federal

©
©
©
©
©
©

EXPANSAO PARA TODOS OS
ESTADOS ATE ABRIL DE 2026

PLATAFORMAS
DE TESTAGEM

Instituto Nacional de Cardiologia (INC)
principal centro de testagem e treinamento
de profissionais

Instituto Fernandes Figueira (IFF/Fiocruz)
parceria para ampliacao a partir de maio

Em 90 dias, 412 exomas
sequenciados e 175 laudos
emitidos

TAXA DE SUCESSO DE 99% NA COLETA



Bebé que recebeu a terapia em maio/2025, no Hospital da
Criancga José Alencar, em Brasilia (DF)

Tratamento de
criangas com
AME no SUS

ZOLGENSMA no SUS

Medicamento de maior custo do
mundo

> Incorporacao por contrato inovador
com compartilhamento de risco

100% DOS PEDIDOS

> : ATENDIDOS PELO SUS
Tratamento ofertado a criangas com

com AME tipo | . ;
11 criangas (de até 6

7 servicos de Terapia Génica habilitados meses) tratadas
em 5 UFs (SP, DF, GO, RS, PE) ; Q ,
Doenca causa perda progressiva da . B
forca muscular e pode

Sdo 28 servicos para atender as familias comprometer a sobrevivéncia

TODAS TIVERAM A PROGRESSAO DA
DOENCA INTERROMPIDA




Reducao do tempo de
espera para tratamento
de doencas raras \¢ - ”

CRIANCAT

48" n Y

11 novos 9 ESTADOS CONTEMPLADOS

M (o)

SGTVl?OS (+3O /0) Santa Catarina

para tratamento de - Parana |

doencas raras no SUS « Rio Grande do Sul TR T

e Minas Gerais s
Rio de Janeiro
ogn ~ « S3o Paulo

+ R$ 44 milhoes e Mato Grosso do Sul

por ano « Paraiba

Investimento * RioGrande do Norte

AMPLIACAO DE 120% NA REDE DESDE 2022

SUS
35ANOS




INOVAGCAO TECNOLOGICA
EM TERAPIA GENICA

PLATAFORMA DE TERAPIAS AVANCADAS (PDCEIS)

Producdo de terapias génicas para doencas raras
na planta de producdo de vetores virais Bio-Manguinhos (Fiocruz)

R$ 122 milhoes Doencas contempladas

INVESTIMENTO FEDERAL © AME ,(1' 2e3 ,
© Atrofia muscular bulboespinhal

t 2024: RS 62 milhoes © [eucodistrofia metacromatica

2025: R$ 60 milhdes © Doenca de Krabbe
© Gangliosidose GMT

APOS CONCLUSAO, ESTIMADA ECONOMIA DE 80%
NOS MEDICAMENTOS DESENVOLVIDOS PARA O SUS

INV/\\[el®

TERAPIA GENICA
NACIONAL PARA AME

Parceria entre Fiocruz e GEMMABI©O
iniciou o 1° estudo clinico para
desenvolvimento de terapia
génica para AME

0 Paciente é um bebé com AME tipo 1,
forma mais grave da doenca

0 Tratamento de aplicagcao unica
e potencial de beneficio
por toda a vida

Parceria comm GEMMARBIO prevé
custos significamente

menores que os
praticados nos EUA




AMPLIACAO DE TRATAMENTOS Agora tem
DISPONIVEIS NO SUS '|'>ESPEQI4\}I§TAS

Novo Protocolo Clinico e Diretrizes
Terapéuticas de Trombocitopenia
Imune Primaria

Com esta expansao, SUS conta com
63 PCDTs para doencas raras Diagnéstico

gue orientam sobre: Atendimento as

@l —— principais necessidades

®» Diagndstico, de saude individuais

? Tratamento,

e ~ Melhoria
» Reabilitacao, ‘:‘:‘ —— das condigdes
® Assisténcia farmacéutica. de saude
: |
Orientacs Cuidados
rE" EGP;: d —— continuados
Sl g F“' 0 em saude
Acolhimento em saude
Entrada _‘
Suspeita de DR SUS RN "'N'STERIO DA
Sinais de alerta s:ANOSH “‘rl-




SOBERANIA NA SAUDE COM
FOCO EM QUEM MAIS PRECISA

2025 - NOVAS PARCERIAS PARA DESENVOLVIMENTO PRODUTIVO (PDP)

RS 2 bilhdes/ano

e NOVOoS
tratamentos

Esclerose Multipla

Doenca de Wilson

Fibrose cistica

Atrofia Muscular Espinhal (AME)
Hemoglobinuria Paroxistica Noturna (HPN)
Linfangioleiomiomatose em adultos

Profilaxia da rejeicao de 6rgaos em pacientes transplantados renais

vEvEvIvVEVIvIvEY

Polineuropatia amiloidotica familiar relacionada a proteina transtirretina




Agora tem
o> ESPECIALISTAS
TECNOLOG'A DE ALTO,lMPACT O PARA A.'TENDER
AS DEMANDAS DE SAUDE DA POPULACAO

RS 40 MILHOES PARA DESENVOLVIMENTO DE MEDICAMENTOS INOVADORES
PARCERIA COM EMBRAPII

ATROFIA MUSCULAR ESPINHAL ESCLEROSE MULTIPLA
Sintese do medicamento Nusinersena

Desenvolvimento de biofarmaco para tratamento de
(RNA modificado) doencas inflamatorias créonicas

« Unidades Embrapii: ISI Biossintéticos e ISI  Unidades Embrapii: CNPEM; FMRP-USP
Quimica Verde

« Empresas: Bio-Manguinhos/Fiocruz e Cristalia Ltda
« Empresas: Bio-Manguinhos/Fiocruz e Hypera

OOOOOOOOO

a MINISTERIO DA “ rl
?%’os‘- - pAUDE A m




Agora tem
VALORIZACAO DA 1'>ESPEQIA}ItSTAs
CIENCIA E INVESTIMENTO
EM PESQUISAS

? Inquérito Nacional de Doencas Raras (Projeto RARAS)
R 214 9 Projetos Genomas Raros (diagndstico amplo)
9 Pilotos de Triagem Neonatal ampliada

il I Ny ALGUMAS CONDICOES ESTUDADAS:

Anemia Falciforme

Esclerose Multipla

Atrofia Muscular Espinhal - AME
Esclerose Lateral Amiotrofica — ELA
Albinismo

Doencas Autoinflamatédrias
Distrofias Musculares

Fibrose Cistica

Y ¥V vIVVSYY e
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Agora tem
o> ESPECIALSTAS

Agora tem

ESPEGIALISTAS

sulta ao tratamento

>

OBRIGADO(A)!

SUS ‘

3:ANOS

OOOOOOOOO

a MINISTERIO DA “ rl
?%’os‘- - pAUDE A m




	Slide 1
	Slide 2
	Slide 3
	Slide 4
	Slide 5
	Slide 6
	Slide 7
	Slide 8
	Slide 9
	Slide 10
	Slide 11
	Slide 12
	Slide 13

