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Posicionamento FIFARMA - O Potencial das
Terapias Avancadas para Pacientes na América Latina

Os membros da FIFARMA representam a industria farmacéutica de inovagao e as entidades
de classe nacionais na regiao da América Latina.

A FIFARMA esta comprometida com o desenvolvimento de politicas que promovem o
acesso a inovagoes farmacéuticas de alta qualidade no intuito de prolongar, preservar e
melhorar a vida dos pacientes na América Latina.

Introducao as Terapias Avancadas na Regiao da América Latina - a importancia dos siste-
mas regulatodrios

As Terapias Avancadas sdo medicamentos para uso humano obtidos de células (terapia
celular), genes (terapia genética) ou tecidos (engenharia de tecidos). Alguns podem
conter um ou mais dispositivos médicos como parte integrante do medicamento ("tera-
pia avancada combinada"). Essas novas terapias revolucionarias estdo ultrapassando os
limites da ciéncia e desafiando as expectativas do que a medicina pode alcancar. As Tera-
pias Avancadas tém potencial para satisfazer as principais necessidades médicas nao
atendidas, alterando o curso das doencgas, aliviando as causas subjacentes e até mesmo
potencialmente curando certas condicdes.

No entanto, os beneficios desses produtos trazem novos desafios regulatdrios, como
resultado da variedade de terapias cobertas, da inovacao cientifica e do alto nivel de
complexidade ao longo do desenvolvimento e fabricacao dessas tecnologias. Isso
requer mudancas de mentalidade e abordagem por todas as partes interessadas, que
podem ser trabalhadas por meio do fortalecimento do sistema regulatorio.

- Os Governos e os Sistemas de Saude seriam capazes de lidar com os riscos éticos e de
reputacao onde os produtos ou terapias atualmente autorizados nao tenham demonstrado
beneficios, eficacia e seguranca,e com as incertezas relacionadas aos centros que adminis-
tram esses produtos.

- As Autoridades Reguladoras Nacionais e IndUstria se beneficiariam de aprovacdées com base
cientifica e de processos regulatorios e de fiscalizagao efetivos, flexiveis e inovadores, para
gerenciar submissoes regulatorias complexas e restricdes globais de fornecimento.

- Os Pacientes e os Profissionais de Saude seriam capazes de entender os beneficios e ter
acesso a terapias avancadas seguras, eficazes e de qualidade.

A FIFARMA reconhece que o fortalecimento dos sistemas regulatérios para esses medica-
mentos oferece essa oportunidade para todas as partes interessadas na regiao.
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Problemas enfrentados pelos sistemas regulatorios ao considerar Terapias Avancadas

(1) a necessidade de adaptar os marcos regulatérios, incluindo orientacdes e praticas,
as especificidades Unicas das terapias avancadas, ou seja, manufatura complexa, estudos
com populacdes pequenas, desfechos substitutos (“surrogate”), aprovacdes condicionais e
farmacovigilancia, incluindo acompanhamento a longo prazo,

(I)  falta de documentos internacionais de referéncia harmonizados, com terminologia,
padrdes regulatorios e requisitos de evidéncia alinhados,

(1) um alto nivel de complexidade que exige treinamento para gerar conhecimento espe-
cializado em toda a diversidade de tecnologias,

(IV) especificidades relacionadas a fabricacdo, como dificuldades na coleta e manuseio do
material de origem,

(V)  a necessidade de usar estratégias inovadoras para a geracdo de evidéncias geral-
mente resulta em submissdes reduzidas, quando comparadas a outros medicamentos,
devido a inclusao de dados precoces robustos que visam satisfazer necessidades nao aten-
didas.

Recomendacdes FIFARMA para o fortalecimento de sistemas regulatérios para Terapias
Avancadas na regiao

A FIFARMA respalda o recente documento "Regulamentacao de Produtos Medicinais de
Terapia Avancada: Nota Conceitual e Recomendac¢Ges da Rede PARF” [PANDRH Regulation
of Advanced Therapy Medicinal Products: Concept Note and Recommendations], apoia as
recomendagdes propostas (veja o Apéndice 1) e se dispde a auxiliar as autoridades regula-
doras nacionais quando comecarem a implementar essas recomendacoes na regiao.
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A FIFARMA destaca trés principais areas de oportunidade para fortalecer os sistemas
regulatérios para esses medicamentos na regiao:

—-Estabelecimento de Marcos Regulatérios: a falta de marcos regulatorios ou a
existéncia de regulamentos divergentes em toda a regiao podem atrasar o acesso a
Terapias Avancadas seguras, eficazes e de qualidade. A criacao de marcos regulatori-
0s que permitam a regulacao adequada dessas terapias, reconhecendo a diversidade
de tecnologias, permitindo flexibilidades suficientes para se adaptar aos avancos da
ciéncia e a crescente experiéncia na area, pode ser um desafio.

A FIFARMA apoia a adogao de regulamentos e diretrizes internacionais. Quando um
marco regulatorio nacional for desenvolvido, a FIFARMA defende que este seja con-
vergente com os padrdes cientificos internacionais, de forma a alcancar a harmoni-
zacao de normas, diretrizes, regulamentos e mecanismos de implementacao. Uma
abordagem baseada em risco deve ser aplicada sempre que possivel, mantendo um
conjunto robusto de critérios-chave para garantir a seguranca do paciente e a eficacia.

—-Adocao de Procedimentos para uso de decis6es regulatérias de outras jurisdicoes

("reliance”): garantir a seguranca, a qualidade e a eficacia desses produtos pode
exigir grandes recursos e forca de trabalho qualificada.
A FIFARMA recomenda que as agéncias reguladoras da América Latina a adotem pro-
cedimentos para uso de decisdes regulatérias de outras jurisdicdes para aumentar a
eficiéncia e aprimorar capacidades regulatorias. O uso de tais procedimentos deve
abranger todo o ciclo de vida do produto (inspecdes, revisao regulatoéria, e alteragdes
pbs-registro).

—-Capacitacao Regulatdria: a capacidade e a competéncia das autoridades para regular

esses produtos complexos representam um desafio imediato, impactando o desen-
volvimento de normas e analises regulatorias.
A FIFARMA apoia uma abordagem de parceria multilateral para fornecer treinamento
de capacidade para reguladores, servidores e profissionais de saude, e recomenda o
uso de atividades de treinamento para autoridades nacionais de saude em Terapias
Avancadas desenvolvidas por Centros de Exceléncia da APEC [Férum de Cooperacgdo
Econdmica Asia-Pacifico], pelaOPAS [Organizacdo Pan-Americana da Saude], pela/Re-
de PARF [ Rede Pan-Americana de Regulamentacdo Farmacéutical.
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Conclusao

As Terapias Avancadas sao um campo em rapida evolucao, com um inerente alto
nivel de complexidade e desafios reconhecidos. A FIFARMA vé trés areas principais
de oportunidade nas quais é possivel fortalecer os sistemas regulatorios para
esses medicamentos na regido, alinhados as atividades da Rede PARF, de forma a
garantir o uso de terapias avancadas aprovadas e prevenir riscos para a popu-
lacao. Além disso, a FIFARMA recomenda que as agéncias reguladoras da América
Latina (i) garantam a convergéncia ao estabelecer marcos regulatoérios, (ii) apli-
quem procedimentos para uso de decisdes regulatorias de outras jurisdicdes (“re-
liance”) e (iii) promovam treinamento e capacitacdo. Todas as partes interessadas
devem se engajar em um dialogo aberto e continuar os esforcos para garantir a
disponibilidade de Terapias Avancadas para pacientes na América Latina.

A FIFARMA é a Federacao Latino-Americana da Industria
Farmacéutica criada em 1962. Representamos 14 empresas

-5- biofarmacéuticas baseadas em pesquisa e 11 associacdes
locais dedicadas a descoberta e desenvolvimento de produ-

tos e servigos de saude inovadores, de qualidade e seguros

F I FAR MA gue melhoram a vida dos pacientes na América Latina e no
Caribe e defendem sistemas de saude sustentaveis e centra-

dos no paciente, caracterizados por altos padrdes regu-
latorios e principios éticos.
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Apéndice 1: RECOMENDACOES PARA AUTORIDADES REGULADORAS]1

A Nona Conferéncia da Rede Pan-Americana de Harmonizacao Regulatodria de Me-
dicamentos [Pan American Network for Drug Regulatory Harmonization]
recomenda as autoridades reguladoras:

1. Fortalecer os sistemas regulatérios de medicamentos, tecnologias em saude e
produtos de origem humana por meio de:

a. Revisao dos marcos regulatérios nacionais pelas ARN e reconhecimento da
existéncia de tais produtos;

b. Adocao de regulamentos especificos para a introducao de terapias avancadas,
considerando as Normas de Orientacdao sobre células, tecidos e transplantes
humanos e os Principios sobre doagcdao e manejo de sangue, componentes sangui-
neos e outros produtos médicos de origem humana, ambos estabelecidos pela OMS
e outras diretrizes internacionais.;

c. Uso de padrdes internacionais para aprovacao dessas terapias, registro de pro-
dutos e licenciamento de estabelecimentos que os manipulam ou administram (in-
cluindo, mas nao limitado a: ensaios clinicos de efetividade, seguranca e eficiéncia;
monitoramento de boas praticas de fabricacdo; bio farmacovigilancia etc.);

d. Autorizacao (incluindo licenciamento ou quando apropriado), supervisdo e vig-
ilancia dos centros ou instalagdes nos casos em que seja demonstrado o uso de
técnicas de terapia celular aprovadas, a fim de evitar atividades fraudulentas.

2. Melhorar os mecanismos de informacao nas autoridades reguladoras para:

a. Informar a comunidade sobre os usos, riscos e beneficios das terapias com base
nas evidéncias cientificas atuais, a fim de evitar publicidade enganosa;

b. Incitar médicos e pacientes a nao usar células-tronco nao aprovadas para fins
terapéuticos, dados os possiveis riscos dessa terapia;

c. Expandir a rede de comunicacao entre agéncias reguladoras, pesquisadores,
centros e outras partes interessadas, a fim de manter comunicacao e coordenacao
continuas para alcancar a harmonizacdao de padroes, diretrizes, regulamentos e
mecanismos de implementacao e melhorar a produgcao de dados sobre a regulam-
entacao e uso desses produtos e troca de informacgdes sobre segurancga.

TPan American Health Organization. Regulation of Advanced Therapy Medicinal
Products: Concept Note and Recommendations. Ninth Conference of the Pan Amer-
ican Network for Drug Regulatory Harmonization (PANDRH). (San Salvador, Out-
ubro 2018). Washington, D.C.: PAHO; 2019.



