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NOTA DAS ENTIDADES DO SETOR FARMACEUTICO

Entidades do setor farmacéutico apoiam a atuagao técnico-cientifica da Anvisa na
avaliacdo de programas de acesso a medicamentos experimentais

As entidades do setor farmacéutico abaixo signatarias manifestam apoio institucional
a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa), a sua Diretoria Colegiada e ao seu corpo
técnico, em especial a atuacdo pautada por evidéncias cientificas e pela protecdao dos
pacientes na avaliacdo de programas de acesso a medicamentos experimentais. A Resolucao
de Diretoria Colegiada — RDC n? 38/2013 regulamenta trés programas: Acesso Expandido,
Uso Compassivo e Fornecimento de Medicamento Pés-Estudo. Os dois primeiros permitem
gue a industria disponibilize gratuitamente, mediante solicitacdo médica e autorizacdo da
Anvisa, medicamentos ainda sem registro a pacientes com doencas graves, debilitantes ou
potencialmente fatais, sem alternativa terapéutica satisfatoria.

O setor reconhece a urgéncia enfrentada por pacientes e familiares nessas situagoes,
assim como o valor da pesquisa cientifica, inclusive a desenvolvida em universidades e
instituicdes publicas. Transformar descobertas promissoras em tratamentos seguros e
eficazes depende, justamente, de um desenvolvimento clinico rigoroso. Por isso, a legitima
expectativa de acesso deve ser conciliada com uma avaliagdo criteriosa, individualizada e
baseada em evidéncias dos beneficios e riscos.

Na fase | do desenvolvimento clinico, destinada prioritariamente a avaliagao da
seguranca e tolerabilidade de medicamentos experimentais em seres humanos, os riscos
ainda ndo estdao adequadamente caracterizados e a eficacia terapéutica nao foi
demonstrada. O uso fora de protocolos controlados pode expor pacientes a eventos
adversos graves ou imprevisiveis, sobretudo quando envolve procedimentos invasivos. S3o
as fases Il e lll, com metodologia controlada e grupos maiores de pacientes, que produzem
as evidéncias necessarias para o uso amplo de um medicamento.

A RDC n? 38/2013 admite o uso compassivo inclusive em fases iniciais, mas como via
excepcional: cabe a Anvisa analisar cada solicitacdo, com base em critérios como a gravidade
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e o estdgio da doenca, a auséncia de alternativa terapéutica satisfatéria no Pais e a relacao
beneficio-risco. Ndo se trata de autorizacdo automatica. J4 o acesso expandido exige ao
menos um estudo de fase Il em desenvolvimento ou concluido para a indicacao pretendida.
Em ambos os casos, os programas assistenciais ndo substituem os ensaios clinicos, e a
ampliacdo indiscriminada do uso de produtos ainda em fase | pode reduzir a prote¢do dos
pacientes e comprometer a geracdo das evidéncias necessarias a futura disponibilizacdo do
tratamento a populacao.

Nesse contexto, as entidades apoiam decisdes da Anvisa que, com fundamentacao
técnica, transparéncia e avaliacdo individualizada, estabelecam condicdes, limites ou
restricdes ao uso compassivo quando as evidéncias ndo sustentarem uma relagao beneficio-
risco aceitavel. Tais medidas ndo se opdem a inovacdo nem ignoram as necessidades dos
pacientes: expressam o exercicio legitimo da responsabilidade sanitaria. As entidades
defendem, igualmente, que essas andlises ocorram em prazos compativeis com a urgéncia
dos pacientes, com critérios claros e previsiveis, e colocam-se a disposicao da Agéncia para
contribuir com o aperfeicoamento da regulamentacao.

O debate cientifico e o escrutinio das decisdes regulatdrias sao legitimos, mas devem
respeitar a autonomia técnica da Agéncia e o trabalho de seus dirigentes e servidores, sem
ataques pessoais ou tentativas de desqualificar quem exerce sua missdo publica com base
em critérios técnico-cientificos.

O novo marco legal da pesquisa clinica (Lei n® 14.874/2024) oferece ao Brasil uma
oportunidade concreta de ampliar a seguranca juridica, a previsibilidade regulatéria e a
atracao de estudos. Somado a capacidade cientifica e a diversidade da populacdo brasileira,
pode fortalecer a posicao do Pais na pesquisa clinica internacional e acelerar o acesso dos
pacientes a novas tecnologias. Esse avanco, ainda em consolidacdo, fica ameacado por
abordagens que desconsiderem as evidéncias, fragilizem a confianca nas instituicGes ou
confundam programas assistenciais com ensaios clinicos.
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As entidades signatarias reafirmam seu compromisso com a inovac¢ao responsavel,
com o desenvolvimento clinico ético e rigoroso e com o acesso sustentavel a terapias de
gualidade, seguranca e eficidcia demonstradas. Defender a ciéncia, a autonomia técnica da
Anvisa e a avaliacdo criteriosa da relagdo beneficio-risco ndo significa limitar o acesso:
significa criar as condicdes para que ele ocorra de forma segura, responsavel e duradoura. E
esse equilibrio, entre urgéncia, evidéncia e protecdo, que permitird transformar avangos
cientificos em beneficios reais para os pacientes brasileiros e fortalecer o ecossistema de
pesquisa clinica.
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