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Orientacoes sobre a Terapia Génica
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abeparvoveque) no Sistema Unico de

Saude (SUS)
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Ministério da Salde
Secretaria de Atengdo Especializada a Sadde
Departamento de Atencao Especializada e Tematica
Coordenacao-Geral de Doencas Raras

OFICIO CIRCULAR N2 9/2025/CGRAR/DAET/SAES/MS

Brasilia, 19 de maio de 2025.

Assunto: Orientacbes sobre a terapia génica Zolgensma® (onasemnogenoc
abeparvoveque) no SUS.

Prezados(as) senhores(as),

1. O presente Oficio tem como objetivo sanar ddvidas sobre a terapia
nica com Onasemnogene abeparvovegue (Zolgensma) incorporada no Sistema
Unico de Salde.

2. No dia 21 de marco de 2025 (0046998750) o Ministério da Salde [MS)
publicou a Portaria Conjunta SAES/SECTICS n® 3, atualizando o Protocolo Clinico e
Diretrizes Terap@uticas da Atrofia Muscular Espinhal {AME) 5q tipos 1 e 2 (PCTD)

1-e-2/).
3. Essa atualizac3o incorpora nmo SUS a terapia génica comZolgensma®

aos pacientes pedidtricos até 6 meses de idade com Atrofia Muscular
Espinhal (AME) do tipo I, exigindo a estruturacdo de um modelo de governanca

que garanta acesso equitativo, seguranga e eficicia no tratamento, que deve seguir
estritamente os aspectos definidos no Protocolo Clinico e Diretriz Terapéuticas e os
pressupostos estabelecidos pelo Acordo de Compartilhamento de Risco (ACR),
publicado por meio de Extrato no Diario Oficial da Unido.

4. Destacamos que o Ministério da Salde (MS) tem atuado em diversas
frentes, com objetivo de tornar célere o acesso a terapia génica. Nesse sentido, esta
em andamento a conformacdo de uma rede de servigos que serdo habilitados para a
infusdo de terapia genética, seguindo um procedimento estruturade, o que inclui
publicagdo de diretrizes técnicas sobre a elegibilidade do paciente, a habilitagdo de
servicos e a organizacdo da rede, o que inclui os procedimentos para
acompanhamento de casos antes da infusdo, durante a infusdo e apds a infusdo.

5. Vale destacar que os pacientes diagnosticados com AME no ambito do
Sistema Unico de Salde podem ser tratados com duas outras terapias jé
incorporadas ao SUS: Nusinersena e Ridisplam. De acordo com o Protocolo Clinico e
Diretrizes Terapéuticas da AME 5q tipos 1 e 2 do Ministério da Salde, a equipe
clinica pode administrar terapia ponte ou seja, fazer a administracdo prévia das
duas outras terapias, o que ndo impedird o uso subsequente do
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Zolgensma ®, desde gue se respeite acs critérios estabelecidos no Protocelo Clinico
e Diretrizes Terapéuticas do Ministério da Salde.

6. Messe sentido, solicitamos que ient: ient iatri
até 6 meses de idade com Atrofia Muscular Espinhal (AME) do tipo | sejam
prontamente acolhidos pelo servicos de sadde e que recebam tratamento
conforme estabelecido no PCDT, preparando-os, caso elegiveis, para a infusdo de
terapia génica com Zolgensma.

7. Acrescenta-se ainda que a Coordenacao-Geral de Doengas Raras dentro
de sua competéncia assisténcias e responsavel por acolher gualguer diwvida ou
demandas relacionada aterapia génica com onasemnogeno abeparvoveque
(Zolgensma®) de pacientes com AME tipo 1, elegiveis conforme estabelecido no
PCDT.

8. Com a certeza de que podemos contar com a sua pronta resposta,
expressamos nossa gratiddo antecipadamente. Quaisquer questdes relacionadas a
esta solicitagdo devem ser enviadas, de preferéncia através de um meio digital no e-

m a i lcgraras@saude.gov.br, referenciando-se i} registro SEI ne
25000.050228/2025-38 e o niumero deste Oficio.

9, Por fim, a Coordenacdo-Geral de Doencas Raras estd a disposicdo para

suporte e esclarecimentos por meio do e-mail cgraras@saude gov.br ou telefone
(61)3315-6175 ou 6143.

Atenciosamente,

NATAN MONSORES DE SA
Coordenador-Geral
Coordenacao-Geral de Doencas Raras - CGRAR/DAET/SAES/MS

Ciente. De Acordo.

ARTHUR LOBATO BARRETO MELLO
Diretor
Departamento de Atencao Especializada e Tematica - DAET/SAES/MS
Secretaria de Atencao Especializada a Sadde - SAES/MS

Ciente. De Acordo.

MOZART SALES
Secretario

Secretaria de Atencdo Especializada a Sadde - SAES/MS

. Documento assinado eletronicamente por Natan Monsores de Sa,

SEI! [Riil Coordenador({a)-Geral de Doencas Raras, em 19/05/2025, as 18:03, conforme
phrpherh horario oficial de Brasilia, com fundamento no § 39, do art. 49, do Decreto n®
10,543, de 13 de novembro de 2020: e art. 89, da Portaria n® 900 de 31 de Marco
de 2017.
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Em casos de duvidas entre em contato

9 Il” com a Coordenacao-Geral de Doencas
s gg::gﬁs Raras (CGRAR/DAET/SAES)
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Telefone: (61) 3315-6143

E-mail: cgrar@saude.gov.br
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