SUS vali oferecer terapia
inovadora para doencas raras

Category: BRASIL,GERAL,SAUDE,TECNOLOGIA e CIENCIA
escrito por Chellsen Carneiro | 2 de marco de 2026

Uma Unica dose e a possibilidade de uma vida longa. Esta é a
esperanca trazida pela terapia génica inovadora para o
tratamento de pacientes com Atrofia Muscular Espinhal (AME)
Tipo 1, que iniciou de forma histdrica o primeiro estudo
clinico com seres humanos para essa tecnologia no Brasil. Com
investimento federal de R$ 122 milhdes na plataforma produtiva
de plasmideos e vetores virais, utilizados na producao desta e
de outras terapias voltadas a doencas raras, a pesquisa foi
anunciada pelo ministro da Saude, Alexandre Padilha, e pelo
presidente da Fiocruz, Mario Moreira.

“Quando o SUS oferece uma terapia inovadora, estamos mudando o
curso da doenca e o destino dessas criancas. E a medicina mais
avancada do mundo sendo ofertada gratuitamente a populacao
brasileira, reafirmando o SUS como um patrimbénio do nosso
povo”, disse Alexandre Padilha.

A AME é uma doenca rara que se manifesta nos primeiros meses
de vida e é causada por uma alteracao no gene SMN1,
responsavel por produzir uma proteina essencial para o
funcionamento dos neurdnios responsaveis pelo comando dos
movimentos. A auséncia da proteina provoca a perda progressiva
da forca muscular e pode comprometer a sobrevivéncia das
criancas nos primeiros anos de vida.
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0 estudo do GB221 posiciona o Brasil como protagonista na
assisténcia da AME e fortalece a medicina de precisao na
América Latina, considerando que os resultados positivos podem
ampliar a qualidade e expectativa de vida dos pacientes. A
primeira infusao do medicamento foi realizada em janeiro deste
ano, apd6s a autorizacao da Agéncia Nacional de Vigilancia
Sanitaria, e estd em avaliacao da seguranca e tolerabilidade
(fase 1) e andlise da eficdcia da tecnologia (fase 2). A
medicina de precisao e as terapias génicas sao altas
tecnologias da saude, que se caracterizam pela adocao de
tratamentos individualizados.

Com resultados positivos e autorizacao da Anvisa, a tecnologia
poderd ser ofertada no SUS apdés a andlise de incorporacao
realizada pela Comissao Nacional de Incorporacao de
Tecnologias no Sistema Unico de Salde (Conitec),
possibilitando o acesso gratuito ao tratamento inovador em
tempo oportuno.

Podem participar do estudo criancas sintomaticas com
diagnéstico confirmado, por analise genética, com mutacdes no
gene SMN1 e até trés copias do SMN2 e idade entre duas semanas
e 12 meses, com inicio dos sintomas nos primeiros seis meses
de vida. Para os participantes pré-sintomaticos, os critérios
sdao: risco de AME Tipo 1, confirmado por analise genética, com
mutacdes bialélicas no SMN1l e até duas coOpias do SMN2, entre
14 dias e 150 dias de vida.

A participacao de novos pacientes no estudo serd realizada de
forma gradual, com previsao de inclusao do segundo paciente
nos proximos meses. 0 medicamento foi desenvolvido pela
empresa norte-americana Gemma Biotherapeutics, Inc. (GEMMABio)
e terd a transferéncia de tecnologia para a Bio-Manguinhos, da
Fiocruz, responsavel pelo desenvolvimento das terapias génicas
no pais. A acao também possibilitard o desenvolvimento de
outras terapias para pelo menos cinco doencas raras, como a
Atrofia Muscular Esquelética; Atrofia Muscular Espinhal e
Bulbar; Leucodistrofia Metacromdtica; Doenca de Krabbe; e



Gangliosidose GM1.

0 Governo do Brasil, por meio do Ministério da Salude, investe
no avanco da ciéncia em saude, como em pesquisas voltadas para
o tratamento de doencas raras. Sao destinados R$ 214 milhoes
para estudos de novas tecnologias para diagnésticos,
medicamentos, mapeamento de perfil epidemioldgico e
sequenciamento de genes. Entre eles, estao os Projetos de Alto
Impacto em parceria com a Empresa Brasileira de Pesquisa e
Inovacao Industrial (Embrapii), com investimento de R$ 40,5
milhdées para o desenvolvimento de duas terapias inovadoras:
sintese do nusinersena, RNA modificado e estratégias
terapéuticas inovadoras baseadas em anticorpo anti-VLA-4.

Para o fortalecimento da producao nacional e reducao da
dependéncia externa do pais em tecnologias em salude, o governo
assinou oito Parcerias para o Desenvolvimento Produtivo (PDP)
voltadas para medicamentos de doencas raras, que mobilizam R$
2 bilhdées na aquisicao desses farmacos para o SUS. Entre eles
estdo: cladribina e natalizumabe, para esclerose maltipla;
ivacaftor, para fibrose cistica; e sirolimo, imunossupressor
utilizado principalmente para prevenir a rejeicao de 6rgaos em
pacientes transplantados renais.

“Estamos investindo mais de R$ 2 bilhdées em parcerias para
produzir esses medicamentos no Brasil. Isso garante soberania,
seguranca e estabilidade no tratamento, sem depender das
oscilacOes internacionais e assegurando que as familias tenham
acesso continuo as terapias”, explicou o ministro Padilha.

J& por meio do Programa de Desenvolvimento e Inovacao Local
(PDIL), serao investidos R$ 2,8 milhdes em teste de exoma
completo, que visa ao diagnéstico mais preciso de doencgas com
andlise da fracao do DNA. O projeto prevé a capacitacao de 40
especialistas do Hospital de Clinicas da Universidade de Sao
Paulo para a realizacao do teste.

Fonte: gl e Publicado Por: Jornal Folha do Progresso em



02/03/2026/07:34:59

0 formato de distribuicdo de noticias do Jornal Folha do
Progresso pelo celular mudou. A partir de agora, as noticias
chegardo diretamente pelo formato Comunidades, ou pelo canal
uma das inovacbdes lancadas pelo WhatsApp. Ndo é preciso ser
assinante para receber o servico. Assim, o internauta pode

ter, na palma da mdo, matérias verificadas e com
credibilidade. Para passar a receber as noticias do Jornal
Folha do Progresso, clique nos links abaixo siga nossas redes
sociais:

= Clique aqui e nos siga no X
= Clica aqui e siga nosso Instagram

= Clique aqui e siga nossa pdgina no Facebook

= Clique aqui e acesse o0 nosso canal no WhatsApp

« Clique aqui e acesse a comunidade do Jornal Folha do
Progresso

Apenas os administradores do grupo poderao mandar mensagens e
saber quem sao os integrantes da comunidade. Dessa forma,
evitamos qualquer tipo de interacao indevida. Sugestao de
pauta enviar no e-mail:folhadoprogresso.jornal@gmail.com.

Envie videos, fotos e sugestdoes de pauta para a redacao do JFP
(JORNAL FOLHA DO PROGRESSO) Telefones: WhatsApp (93) 98404
6835— (93) 98117 7649.

“Informacao publicada é informacao publica. Porém, para chegar
até vocé, um grupo de pessoas trabalhou para isso. Seja ético.
Copiou? Informe a fonte.”
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