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Parecer CoBi n°: 007/2023 - Ref. uso compassivo para infusédo de células mesenquimais

Parecer ao Comité de Bioética referente a solicitagdo da Equipe Oncohematologia e Transplante
de Células Tronco Hematopoiéticas do ITACI/ICR — HCFMUSP para uso compassivo para infusao
de células mesenquimais de doador ndo aparentado, disponivel na USP Ribeirdo Preto para
paciente de 4 anos de idade, do sexo masculino, com doenca inflamatéria intestinal de inicio
precoce, sindrome linfoproliferativa tipo 2 (GENE XIAP). Foi realizado transplante de células
troncohematopoieticas (Alogénico ndo relacionado), evoluindo para GVHD em trato
gastrointestinal e devido mdltiplas intercorréncias infecciosas a produ¢cdo medular encontra-se
prejudicada. A equipe médica com indicacdo de ampliar tratamento, solicita uso compassivo para
infusdo de células mesenquimais de doador ndo aparentado.

O uso compassivo de medicamentos é uma pratica que permite que pacientes tenham
acesso a medicamentos que ainda ndo foram aprovados pelas agéncias reguladoras de saulde,
como a FDA (Administracdo de Alimentos e Medicamentos dos Estados Unidos) nos Estados
Unidos ou a Anvisa (Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria) no Brasil, quando estdo enfrentando
condicbes médicas graves ou que ameacam a vida e ndo tém outras opcdes de tratamento
disponiveis.

Esse tipo de uso é geralmente considerado quando:

1) Um paciente tem uma doenca séria para a qual ndo ha tratamento aprovado disponivel.

2) O paciente esgotou todas as op¢des de tratamento convencionais disponiveis.

3) Ha evidéncias preliminares de que o medicamento experimental pode ser benéfico
para o paciente.
O uso compassivo é frequentemente visto como uma medida excepcional e é geralmente

realizado com a supervisao e aprovacdo de um comité de ética em pesquisa ou autoridade
reguladora de saude. Os pacientes, seus médicos e as empresas farmacéuticas envolvidas devem
concordar com os termos e condi¢des do uso compassivo antes que o medicamento experimental
seja disponibilizado.

E importante observar que o uso compassivo ndo garante que o medicamento experimental
sera eficaz ou seguro, e os riscos e beneficios devem ser cuidadosamente avaliados. Além disso,
as informacgdes coletadas durante o uso compassivo podem ser usadas para futuros ensaios
clinicos e pesquisas para determinar a eficicia e a seguranca do medicamento.

Em muitos paises, 0 uso compassivo € uma opcao disponivel para pacientes em situagdes
médicas criticas, mas os regulamentos e procedimentos podem variar. Portanto, qualquer paciente

ou médico interessado em explorar 0 uso compassivo de um medicamento experimental deve
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entrar em contato com a agéncia reguladora de saude de seu pais ou com o fabricante do
medicamento para obter informacdes detalhadas sobre como proceder.

No Brasil, 0 uso compassivo de medicamentos € regulamentado pela Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria (Anvisa). A Anvisa estabelece diretrizes e regulamentac¢des especificas para
0 uso compassivo de medicamentos no Brasil. Aqui estdo alguns pontos importantes relacionados
ao uso compassivo de medicamentos pela Anvisa:

1) Requisitos Médicos: O uso compassivo deve ser solicitado por um médico registrado no
Conselho Regional de Medicina (CRM) e que esteja tratando o paciente. O médico é
responsavel por avaliar a situacdo do paciente e determinar se 0 uso compassivo é
justificado.

2) Documento de Uso Compassivo: O médico deve apresentar um pedido formal a Anvisa,
que inclui informacdes detalhadas sobre o paciente, a doenga, o0 medicamento
experimental e a justificativa para o uso compassivo.

3) Aprovacao pela Anvisa: A Anvisa avaliara o pedido de uso compassivo e, se aprovado,
emitirA uma autorizacdo especifica para o0 uso do medicamento em questdo. Essa
autorizacao é valida apenas para o paciente individual e por um periodo especifico.

4) Responsabilidade do Médico: O médico que solicita 0 uso compassivo é responsavel por
monitorar de perto o paciente e relatar quaisquer efeitos colaterais ou resultados do
tratamento a Anvisa.

5) Informagbes do Paciente: O paciente deve ser devidamente informado sobre os riscos e
beneficios do uso do medicamento experimental e deve consentir voluntariamente em
participar do tratamento.

6) Acesso ao Medicamento: O acesso ao medicamento experimental € geralmente fornecido
pelo fabricante do medicamento, que pode concordar em disponibiliza-lo para o uso
compassivo.

7) Avaliacdo Continua: A Anvisa avalia regularmente os resultados do uso compassivo e pode
tomar medidas, incluindo a revogacéao da autorizacao, se considerar que nado ha beneficios
significativos ou se houver preocupacdes de seguranca.

Vale ressaltar que, o uso compassivo de medicamentos é uma medida excepcional e
destinada a pacientes com necessidades médicas urgentes que ndo podem ser atendidas por
tratamentos convencionais. Pacientes e médicos interessados no uso compassivo de um
medicamento especifico devem seguir os procedimentos e regulamentos estabelecidos pela
Anvisa para obter a autorizacao necessaria.

Contextualizando sobre pareceres emitidos recentemente pelo Conselho Federal de
Medicina (CFM) e do Comité de Bioética (COBI) do HCFMUSP sobre o uso compassivo de

medicamentos e células mesenquimais, temos:
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1)

2)

Parecer CFM n° 27/2019 e Parecer CFM n° 02/2020 sobre “Terapias regenerativas
utilizando tecidos com alto teor de células tronco (tecnologia GID)” ressalta a
importancia de que “o estado atual de pesquisa e desenvolvimento das terapias
celulares recomenda que os médicos devem abster-se de usa-las na prética clinica
cotidiana e, quando necessario, que o facam sob as garantias da pesquisa clinica,
sempre que possivel, com acompanhamento em longo prazo dos participantes” e que
“‘permanece o uso da tecnologia GID como experimental, seguindo os critérios do
sistema de comités de ética em pesquisa da Comiss&o Nacional de Etica em Pesquisa
(CEP/Conep), ndo podendo os tratamentos serem anunciados, nem comercializados”.
Parecer CoBi/HCFMUSP n° 01/2020 sobre o uso compassivo de Actinium-225 em
Paciente com Céancer de Prostata em que “o uso experimental de medicacdo ou
métodos terapéuticos experimentais necessitam obedecer ao ritual estabelecido em
protocolo de pesquisa. Se ndo ha precedente de uso do radiofarmaco na literatura, ha
a necessidade da elaboragéo de um projeto de pesquisa e referir o projeto ao crivo da
Comissdo de Etica em Pesquisa do HCFMUSP. Se o radiofarmaco ja é usado em
algumas situacdes relatadas na literatura, porém ainda sem evidéncias ou estudo em
namero suficiente para ser adotado como tratamento consagrado, entao se pode referir
como situacdo de uso compassivo” devendo lembrar dos tramites administrativos em
relacdo a medicamentos doados, consentimento informado do paciente e seu do
responsavel legal, da importancia de terapéuticas baseadas em evidéncia cientifica,

autonomia do paciente e da equipe de salde e da expectativas de ambas as partes.

Assim, a boa relacdo e comunicacao entre equipe de saude, paciente e seu responsavel

legal, respeitando a autonomia e as instancias institucionais, assim como a necessidade de

pesquisa clinica em relagdo aos casos de pacientes com indicacdo de medicamentos de uso

compassivo e as boas praticas vigentes previstas nas evidéncias cientificas possibilitam o seu

uso.

Esse é o parecer.

Dra. Abna F. Sousa Vieira
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