Brasilia, 16 de dezembro de 2025

Do (a):

Grupo de Estudos de Doengas Raras com Acometimento Cardiaco (GEDORAC)
integrante do Departamento de cardiologia Clinica (DCC) da Sociedade Brasileira de
Cardiologia (SBC)COMDORA da SBN

Comissdo de Doencas Raras (COMDORA) da Sociedade Brasileira de Nefrologia

Sociedade Brasileira de Genética Médica e Gendmica

A senhora
Priscilca Marys Limberger

Coordenador(a) do Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica
CGCEAF/DAF/ SECTICS/MS

Com cépia para:
Jans Bastos lzidoro

Coordenacdo de gestdo estratégica e cooperacao interfederativa do CEAF

Marco Aurélio Pereira Cargo

Diretor(a) do Departamento de Assisténcia Farmacéutica e Insumos Estratégicos -
Ministério da Saude

Natan Monsores

Coordenador-Geral de Doencgas Raras CGRAR/DAET/SAES/MS

O Grupo de Estudos de Doengas Raras com Acometimento Cardiaco (GEDORAC)
integrante do Departamento de cardiologia Clinica (DCC) da Sociedade Brasileira de
Cardiologia (SBC); a Comissdo de Doencas Raras (COMDORA) da Sociedade Brasileira de
Nefrologia; e a Sociedade Brasileira de Genética Médica e Gendmica vém por meio deste
documento solicitar a implementagdo efetiva do Protocolo Clinico e Diretrizes
Terapéuticas (PCDT) da Doenga de Fabry publicado em PORTARIA CONJUNTA

SAES/SECTICS No 2 no dia 15 de JANEIRO de 2025 (DOI 10.35261/2025.15.2.1).



Consta do item 6.2.4 do documento supracitado que individuos a partir dos 7
anos de idade que fossem portadores de variante patogénica classica da doenca de
Fabry e que apresentassem os sinais e sintomas decorrente de lesGes de drgdo alvo
elegiveis, poderiam fazer uso de uma de duas opg¢des terapéuticas: as Alfagalsidase em
solucdo injetavel de 1 mg/mL; ou a Betagalsidase em solugdo injetavel de 35 mg. Até a
presente data, apenas a Alfagalsidase estd disponivel nas unidades de farmacia de alto
custo brasileiras. Tal cenario resultou em uma situacao de desassisténcia para dezenas
de pacientes portadores da variante classica da doenca e previamente usudrios da
Betalgasidase bem como o inicio de novos tratamentos com esta medicacao.

Apesar de a Alfaglsidase e a da Betagalsidase serem formas de reposi¢ao da
enzima responsavel pelo metabolismo de glicoesfingolipideos, certas particularidades
terapéuticas destes imunobioldgicos criam um cendrio em que a intercambialidade
entre as formulacGes ndo é aconselhada. Questoes farmacoldgicas que vao desde das
diferentes doses terapéuticas e do grau de sensibilizacdo do sistema imunolégico podem
gerar complicacdes com risco potencial de perda da eficacia terapéutica decorrente da
ocorréncia do sistema imunoldgico com o desenvolvimento de reagdes infusionais ou
mesmo a formacdo de anticorpos anti droga. Como resultado, ha o risco de
agravamento da disfuncdo do dérgdo acometido pela doenca de Fabry bem como de
ocorréncia de anafilaxia, colocando em risco a vida do paciente e a continuidade do
tratamento.

A prerrogativa de escolha da melhor opc¢do terapéutica para o tratamento da
doenca de Fabry deveria ser do binbmio médico - paciente e estar centrada na melhora
clinica das lesbes de 6rgao alvo e, consequentemente, dos sintomas clinicos. A
experiéncia adquirida pelos médicos envolvidos na assisténcia aos pacientes com
doenca de Fabry bem como questdes relacionadas ao processo de infusdo devem ser
alinhadas as melhores praticas apresentadas pelas publicacdes cientificas atuais para
gue alinha de cuidado possa ser estabelecida e os beneficios alcancados com o inicio da
TRE. Esta realidade tem sido possivel apenas quando a terapéutica escolhida trata-se da
Alfagalsidase. Ja nas situacdes em que a Betagalsidase é a primeira opc¢do, a
indisponibilidade do medicamento nas farmacias de alto custo esta gerando
guestionamentos junto ao judicidrio e tornando o processo terapéutico mais moroso e
dispendioso ao paciente e ao Estado brasileiro.

Compreendemos os desafios da implementacdo real de um PCDT em 180 dias
conforme estabelecido no artigo 25 do Decreto no 7.646, de 21 de dezembro de 2011
gue regulamentou a Lei no 12.401, de 28 de abril de 2011 que dispde sobre a assisténcia
farmacéutica e a incorporagao de tecnologia em saude no ambito do SUS. No entanto,
varios meses ja se passaram com a disponibilizacdo exclusiva da Alfagalsidase em
detrimento a Betalgasidase e a solugao deste desequilibrio é essencial para garantir a
equidade no atendimento dos pacientes do SUS

Certas(os) de podermos contar com a atengdo de V.Sa., colocamo-nos a
disposicdo para contribuir tecnicamente no que for necessdrio e aguardamos as
providéncias cabiveis.



Atenciosamente,

Proponente
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