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Introducao

0 Comité para as Terapias Avancadas (Committee for Advanced
Therapies (CAT)) da Agéncia Europeia de Medicamentos (EMA)
analisa a qualidade, seguranca e eficacia dos medicamentos de
terapia avancada (ATMP). 0Os ATMP sao medicamentos para uso
humano criados a partir de genes e células ou tecidos e
incluem terapias genéticas, medicamentos de terapia com
células somdticas, medicamentos de engenharia de tecidos e
terapias combinadas. 0 artigo seguinte contém mais informacodes
sobre os ATMP e discute os conceitos regulamentares e a
legislacao que orienta as atividades do CAT.

Comité para as Terapias Avancadas
(Committee for Advanced Therapies
(CAT)) da EMA

Os ATMP podem oferecer potenciais novas oportunidades de
tratamento para muitas doencas tais como a doenca de
Alzheimer, cancro, doencas genéticas como a distrofia
muscular, ou queimaduras da pele.

Existem quatro grupos principais de ATMP:

= Medicamento de terapia genética (MTG)
0s MTG contém genes que provocam um efeito terapéutico.
0s MTG inserem genes “recombinantes” nas células,
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utilizando frequentemente um virus como vetor (veiculo
utilizado para transferir material genético para uma
célula alvo) para transportar o gene. Um gene
recombinante é uma porcao de ADN que é criado em
laboratério, reunindo ADN de fontes diferentes. Quando o
gene entra nas células do doente, as células produzem
uma proteina que pode ajudar a abrandar ou a curar
varias doencas, incluindo doencas genéticas, cancro ou
doencas crénicas.

= Medicamentos de terapia com células somaticas

0Os medicamentos de terapia com células somaticas contém
células (células assexuadas) ou tecidos que foram
manipulados para alterar as suas caracteristicas
biolégicas. Podem ser wutilizadas para curar,
diagnosticar ou prevenir doencas. Um exemplo de terapia
com células somdticas é a utilizacdao de células
cancerigenas manipuladas de um doente para lutar contra
as restantes células cancerigenas no seu organismo.

- Medicamentos de engenharia de tecidos

Os medicamentos de engenharia de tecidos contém células
ou tecidos que foram alterados (substancialmente
modificados) de modo a poderem ser utilizados para
reparar, regenerar ou substituir tecidos. Um exemplo de
um medicamento de engenharia de tecidos é a pele
artificial wutilizada para tratar doentes com
gueimaduras.

= ATMP combinados
Os ATMP combinados contém um ou mais dispositivos
médicos como parte integrante do medicamento.

Estes tratamentos oferecem um grande potencial para os
doentes, uma vez que as tecnologias por tras das terapias
avancadas podem ter efeitos positivos a longo prazo. Podem
oferecer um tratamento eficaz para os doentes e



consequentemente diminuir os custos de gestao de saude a longo
prazo.

Ao mesmo tempo que geram enormes expectativas, as terapias
avancadas também estdao associadas a:

= Novos riscos significativos, tais como
= Risco de infecao virica se um vetor viral se
reativar
= Risco de cancro
»Risco para os profissionais de salde e o0s
prestadores de cuidados por exposicao acidentalmao
tratamento
= Problemas éticos, tais como
» Desrespeito pelos direitos dos dadores vivos por
falta de informacao
= Administracao aos doentes de medicamentos com
células estaminais nao comprovados/inseguros

As terapias avancadas sao frequentemente desenvolvidas por
pequenas empresas ou unidades de investigacao em hospitais. A
legislacao da UE prevé incentivos para incentivar a
investigacao e desenvolvimento de terapias avancadas
fornecendo reducdoes nas taxas da EMA relativas ao
aconselhamento <cientifico. Estao disponiveis novos
procedimentos regulamentares para os desenvolvedores de ATMP
(classificacao de ATMP e certificacao de ATMP).

Conceitos regulamentares e legislacao
aplicavel

Desde 2008, todos os ATMPs sao obrigados a utilizar o
procedimento centralizado (PC). Isto garante que beneficiam do
procedimento Unico de avaliacao e autorizacao disponivel na
UE. Isto torna mais facil as empresas comercializar os seus
medicamentos e aos doentes, em diferentes Estados-membros,
obter acesso a estes medicamentos.



Os ATMP sao medicamentos complexos, que exigem critérios de
avaliacao que vao além dos utilizados na area farmacéutica
tradicional. Por exemplo, para os medicamentos que contenham
ou sejam constituidos por organismos geneticamente modificados
(OGM), é necessdaria uma avaliacao do risco ambiental de forma
a avaliar os riscos para a salde humana e para o ambiente.

A legislacao exige que o conhecimento do CAT abranja todas as
areas relevantes para as terapias avancadas, incluindo:

» dispositivos médicos,
= engenharia de tecidos,
» terapia genética,
 terapia celular
 biotecnologia

= cirurgia,

- farmacovigilancia,

» gestao do risco, e

- ética.

0 CAT prepara um parecer sobre cada produto. Este parecer é
enviado para o CHMP. Com base no parecer do CAT, o CHMP adota
uma recomendacao sobre a concessao/recusa, variacao, suspensao
ou revogacao de uma autorizacao de introducao no mercado. A
recomendacao é enviada para a Comissao Europeia para decisao
sobre a autorizacao de introducao no mercado.

Assim que os medicamentos sao autorizados e comercializados, a
EMA realiza uma avaliacao adicional da sua seguranca e
eficdcia. A EMA também dd apoio cientifico a empresas para as
ajudar a conceber sistemas para monitorizar a seguranca destes
medicamentos.

As empresas que produzem ATMP devem conseguir rastrear todos
0s seus medicamentos, desde o local onde sao fabricados até
aos hospitais ou locais onde sao administrados aos doentes. O0s
hospitais também tém que conseguir rastrear todos os doentes
que os recebem. 0s sistemas implementados devem permitir a



total rastreabilidade, através de sistemas de codificacao
andnimas no caso de dadores externos:

» Todo o local do tecido: ligacao entre o dador e a
doacao.

No local de fabrico: ligacao entre a doacao e
medicamento.

 No hospital ou consultério: ligacao entre o medicamento
e o doente.
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