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ADVERTENCIA
Este texto ndo substitui o publicado no Diario Oficial da Unidao

Ministério da Sadude
Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

RESOLUGAO - RDC N° 38, DE 12 DE AGOSTO DE 2013

Aprova o regulamento para os programas de acesso
expandido, uso compassivo e fornecimento de
medicamento pés-estudo.

A Diretoria Colegiada da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria, no uso das atribuicbes que Ihe conferem os
incisos Il e IV, do art. 15 da Lei n.° 9.782, de 26 de janeiro de 1999, o inciso Il, e §§ 1° e 3° do art. 54 do Regimento
Interno aprovado nos termos do Anexo | da Portaria n°® 354 da ANVISA, de 11 de agosto de 2006, republicada no DOU
de 21 de agosto de 2006, e suas atualizagdes, tendo em vista o disposto nos incisos Ill, do art. 2°, lll e 1V, do art. 7° da
Lei n.°9.782, de 1999, e o Programa de Melhoria do Processo
de Regulamentagéo da Agéncia, instituido por meio da Portaria n® 422, de 16 de abril de 2008, em reunido realizada em
06 de agosto de 2013, adota a seguinte Resolugao da Diretoria Colegiada e eu, Diretor-Presidente , determino a sua
publicagao:

CAPITULO |
DAS DISPOSICOES PRELIMINARES

Art. 1° Fica aprovado o regulamento para condugédo dos programas de acesso expandido, uso compassivo e
fornecimento de medicamento pés-estudo.

Art. 2° Para os efeitos desta Resolugéo, além das definicdes estabelecidas no art. 4° da Lei n® 5.991, de 17 de
dezembro de 1973, e no artigo 3° da Lei n° 6.360 de 23 de setembro de 1976, sdo adotadas as seguintes defini¢cdes:

I- comunicado especial especifico para acesso expandido e uso compassivo: documento de carater autorizador,
emitido pela Anvisa, necessario para a execugdo de um determinado programa assistencial no Brasil de medicamento
novo, promissor, ainda sem registro na Anvisa e quando aplicavel, para a solicitacao de licenciamento de importagéo
do(s) medicamento(s) necessario(s) para a condugao do programa assistencial;

II- doenga debilitante grave: aquela que prejudica substancialmente os seus portadores no desempenho das

tarefas da vida diaria e doenga crénica que, se nao tratada, progredira na maioria dos casos, levando a perdas
cumulativas de autonomia, a sequelas ou a morte;
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llI- licenciamento de importagéo (LI): requerimento por via eletrénica junto ao SISCOMEX (Sistema Integrado de
Comércio Exterior - Moddulo Importagdo), pelo importador ou seu representante legal, para procedimentos de
licenciamento nao-automatico de verificagdo de atendimento de exigéncias para importacdo de mercadorias sob
vigilancia sanitaria, de acordo com as normas de importacao determinadas pela area responsavel pelo controle sanitario
de portos, aeroportos, fronteiras e recintos alfandegados;

IV- médico assistente: médico que assiste o paciente e é responsavel por prestar atendimento nas ocorréncias
relacionadas a administragdo do medicamento e em seus efeitos;

V- médico responsavel: médico responsavel pela condugdo do programa de acesso expandido ou protocolo de
pesquisa clinica e por prestar atendimento aos participantes nas ocorréncias relacionadas a administragdo do
medicamento e em seus efeitos;

VI- organizagao representativa do patrocinador (ORP): empresa regularmente instalada em territério nacional,
incluindo organizagbes representativas de pesquisa clinica (ORPC), instituicbes de ensino e hospitalares, contratada
pelo patrocinador, que assuma parcialmente ou totalmente, junto a Anvisa, as atribuigbes do patrocinador;

VII- patrocinador: pessoa fisica ou juridica, publica ou privada, que apoia financeiramente os programas de acesso
expandido, uso compassivo e/ou o fornecimento de medicamento pds-estudo;

VIII- programa de acesso expandido: programa de disponibilizacdo de medicamento novo, promissor, ainda sem
registro na Anvisa ou ndo disponivel comercialmente no pais, que esteja em estudo de fase Ill em desenvolvimento ou
concluido, destinado a um grupo de pacientes portadores de doengas debilitantes graves e/ou que ameacem a vida e
sem alternativa terapéutica satisfatéria com produtos registrados;

IX- programa de fornecimento de medicamento pds-estudo: disponibilizagao gratuita de medicamento aos sujeitos
de pesquisa, aplicavel nos casos de encerramento do estudo ou quando finalizada sua participagao;

X- programa de uso compassivo: disponibilizacdo de medicamento novo promissor, para uso pessoal de pacientes
e nao participantes de programa de acesso expandido ou de pesquisa clinica, ainda sem registro na Anvisa, que esteja
em processo de desenvolvimento clinico, destinado a pacientes portadores de doengas debilitantes graves e/ou que
ameacem a vida e sem alternativa terapéutica satisfatéria com produtos registrados no pais; e

Xl-protocolo: documento que descreve as normas a serem seguidas pelos médicos no uso do produto, incluindo:
titulo; nome genérico se for o caso; via de administragdo, apresentagdo e concentragdo do medicamento; critérios de
inclusdo e exclusdo de pacientes; esquema posologico; duracao do tratamento e conduta em eventos adversos.

Art. 3° A presente Resolugao se aplica aos programas de acesso expandido e uso compassivo, dos quais se exige
a analise da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria - Anvisa e subsequente emissdo do comunicado especial
especifico para acesso expandido (CEE-AE) ou comunicado especial especifico para uso compassivo (CEE-UC).

§ 1° Esta norma se aplica também ao fornecimento de medicamento pés-estudo.

§ 2° Na hipétese do § 1° a Anvisa nao emitira o comunicado especial especifico, e sim um oficio autorizando o
fornecimento.

CAPITULO Il
DAS DISPOSICOES GERAIS
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Art. 4° O processo de anuéncia da Anvisa para os programas de acesso expandido, uso compassivo e
fornecimento de medicamento pds-estudo se inicia com a solicitagdo do patrocinador ou organizagao representativa do
patrocinador a Agéncia.

Art. 5° As solicitagbes de anuéncia dos programas de acesso expandido € uso compassivo serdo analisadas de
acordo com os seguintes critérios:

| - gravidade e estagio da doenca;

Il - auséncia de alternativa terapéutica satisfatéria no pais para a condigao clinica e seus estagios;

Il - gravidade do quadro clinico e presenga de co-morbidades; e

IV - avaliagdo da relagao risco beneficio do uso do medicamento solicitado.

Art. 6° Devera ser garantido o fornecimento do medicamento autorizado nos programas de acesso expandido, uso
compassivo e fornecimento de medicamento pds-estudo nos casos de doencgas crénicas enquanto houver beneficio ao

paciente, a critério médico.

Paragrafo unico. No caso de tratamento de duragéo definida no protocolo descrito no documento 9 do item | do
Anexo | desta Resolugao, devera ser fornecido o produto necessario para o tratamento completo do paciente.

Art. 7° Os dados de seguranga coletados durante os programas de acesso expandido e uso compassivo nao
substituirdo os ensaios clinicos para fins de registro do medicamento.

Paragrafo unico. Os dados de seguranga a que se refere o caput deste artigo poderao ser enviados pela empresa
como dados adicionais no momento do registro do produto, bem como poderao ser solicitados pela Anvisa.

Art. 8° Os programas de acesso expandido e uso compassivo ndo devem retardar a execugdo dos ensaios
clinicos.

Paragrafo unico. Sempre que possivel, os pacientes candidatos aos programas de acesso expandido e uso
compassivo devem ter prioridade na inclusao em ensaios clinicos.

Art. 9° O patrocinador ou sua entidade representativa devera apresentar os dados de eficacia e seguranca
existentes para a mesma indicagéo clinica que se pretende utilizar nos programas de que trata esta Resolugao.

Art. 10. A elaboragéo de dossié para solicitagdo do comunicado especial especifico para condugéo dos programas
de acesso expandido (CEE-AE) e uso compassivo (CEE-UC) deve observar o disposto nos anexos desta Resolugéo.

CAPITULO IlI
DO PROGRAMA DE ACESSO EXPANDIDO
Art. 11. Para o programa de acesso expandido, a anuéncia da Anvisa é destinada a um grupo de pacientes.

§1° Os pacientes incluidos no programa a que se refere este Capitulo sdo aqueles que nao entraram no ensaio
clinico por falta de acesso ou por ndo atenderem aos critérios de inclusdo e/ou exclusao e para os quais o médico
assistente julgue necessario o acesso ao tratamento.
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§2° Apds a anuéncia do programa de acesso expandido é possivel incluir outros participantes no respectivo
programa.

Art. 12. O medicamento a ser disponibilizado devera ter pelo menos um estudo de fase Il em desenvolvimento ou
concluido para a mesma indicagao solicitada para os pacientes.

CAPITULO IV
DO PROGRAMA DE USO COMPASSIVO
Art. 13. Para o uso compassivo, a anuéncia da Anvisa é pessoal e intransferivel.

Paragrafo unico. O uso compassivo ndo admite formagdo de grupos e/ou inclusdo de pacientes na mesma
solicitagao.

Art. 14. O medicamento disponibilizado devera apresentar evidéncia cientifica para a indicagéo solicitada ou estar
em qualquer fase de desenvolvimento clinico, desde que os dados iniciais observados sejam promissores e que se
comprove a gravidade da doenga e a auséncia de tratamentos disponiveis.

CAPITULO V
DO PROGRAMA DE FORNECIMENTO DE MEDICAMENTO POS-ESTUDO

Art. 15. O fornecimento gratuito de medicamentos apds o término do ensaio clinico sera disponibilizado aos
sujeitos de pesquisa, enquanto houver beneficio, a critério médico.

§1° A avaliacdo do beneficio ao paciente em relagdo ao uso do medicamento em investigacdo €& de
responsabilidade do médico responsavel e devera ser baseada nos riscos previstos.

§2° O disposto no caput deste artigo abrange também o fornecimento gratuito de medicamento por finalizagao
precoce do estudo.

CAPITULO VI
DA IMPORTAGAO DE MEDICAMENTOS

Art. 16. A solicitagdo do licenciamento de importagdo (LI) pelo patrocinador ou ORP contratada devera ser
protocolizada na Anvisa por meio do preenchimento do formulario de LI previsto na Resolugdo da Diretoria Colegiada
RDC n° 39, de 5 e junho de 2008, que regulamenta a pesquisa clinica no pais, ou a que vier substituila.

Paragrafo Unico. A solicitagdo do licenciamento de importagao (LI) podera ser protocolizada junto com o processo
de anuéncia.

CAPITULO VI

DO MONITORAMENTO DOS PROGRAMAS DE ACESSO EXPANDIDO, USO COMPASSIVO E
FORNECIMENTO DE MEDICAMENTO POS-ESTUDO

Art. 17. O patrocinador ou ORP contratada devera encaminhar a Anvisa relatérios sobre os programas de acesso
expandido, uso compassivo e fornecimento de medicamento pés-estudo, com periodicidade anual a contar da anuéncia
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do processo e um relatério final, o qual deve ser apresentado em até 90 (noventa) dias apdés o encerramento do
programa.

§1° No caso do acesso expandido e do fornecimento de medicamento pds-estudo o relatério devera ser referente
ao programa em questao e ndo individualizado por paciente.

§2° Caso o tratamento seja descontinuado antes do periodo previsto e aprovado pela Anvisa, o patrocinador
devera notificar a Agéncia sobre as razdes para descontinuagdo em até 60 (sessenta) dias apds a suspensao do
tratamento.

CAPITULO VIII

DAS ATRIBUICOES

Art. 18. Sao atribui¢gdes do patrocinador:

| - o fornecimento do tratamento completo e gratuito do medicamento objeto dos programas de acesso expandido,
uso compassivo ou fornecimento de medicamento pds-estudo ao paciente;

Il - ser responsavel pelo produto a ser utilizado nos programas de acesso expandido, uso compassivo ou
fornecimento de medicamento pds-estudo, mantendo-o adequadamente armazenado até sua distribuigao;

Il - ndo comercializar o medicamento objeto dos programas de acesso expandido, uso compassivo ou
fornecimento de medicamento pés-estudo;

IV - manter monitoramento e registros dos produtos entregues aos médicos solicitantes e dos estoques fisicos
restantes em sua armazenagem, para possivel inspegédo da Anvisa;

V - notificar a Anvisa os eventos adversos graves, por meio do formulario disponivel no sitio eletrbnico da Anvisa
na internet, no prazo maximo de 15 (quinze) dias corridos, a partir do conhecimento do fato, excetuando-se os casos
envolvendo 6bito do paciente em que a notificagdo deve ocorrer em, no maximo, 7 (sete) dias corridos

VI - prover o recurso financeiro da assisténcia integral as complicagbes e/ou danos decorrentes dos riscos
previstos e nao previstos referente ao uso do medicamento objeto dos programas de acesso expandido ou fornecimento
pos-estudo.

Paragrafo unico. Na hipétese do inciso | deste artigo, tratando-se de portadores de doengas cronicas, o
patrocinador deve garantir o acesso gratuito ao medicamento objeto dos programas de acesso expandido, uso
compassivo ou fornecimento de medicamento pds-estudo, enquanto houver beneficio ao paciente, a critério médico.

Art. 19. Sao atribuicdes do médico responsavel:

| - efetuar solicitagdo formal do produto ao patrocinador, para cada paciente a ser tratado, justificando o uso
através de laudo médico, caso tenha interesse em ter pacientes nos programas de acesso expandido ou fornecimento
de medicamento pés-estudo;

Il - armazenar adequadamente o medicamento de acordo com as instru¢des do fabricante;
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Il - notificar ao patrocinador sobre a ocorréncia de eventos adversos graves em 24 (vinte e quatro) horas a partir
do conhecimento do fato;

IV - fornecer ao patrocinador ou ORP a documentagdo necessaria para o monitoramento dos programas de
acesso expandido ou fornecimento de medicamento pds-estudo;

V - assumir a responsabilidade pela assisténcia médica em caso de complicagcées e/ou danos decorrentes dos
riscos previstos e ndo previstos nos programas de acesso expandido ou fornecimento de medicamento pds-estudo.

Paragrafo Unico. Nos casos de uso compassivo, 0 médico assistente € quem assume as atribuigbes previstas
neste artigo.

CAPITULO IX
DAS ALTERACOES

Art. 20. O patrocinador ou a ORP contratada devera notificar a Anvisa qualquer alteragao referente aos programas
de acesso expandido, uso compassivo ou fornecimento de medicamento pds-estudo e aguardar o posicionamento da
Agéncia antes do inicio das alteragbes, exceto nos casos que tenham o propdsito de salvaguardar a seguranca dos
pacientes, o que deve ser prontamente notificado a Anvisa.

Art. 21. A notificagao de alteragdo do médico responsavel deve ser instruida com os seguintes documentos:

| - carta com termo de transferéncia do médico responsavel autorizado pela Anvisa, delegando o cuidado ao
paciente para o novo médico;

Il - carta do novo médico assumindo o compromisso de cuidado com o paciente;
Il - curriculo vitae ou Lattes do novo médico;
IV - carta assinada do paciente concordando com a mudanga do médico.

Art. 22. A notificagdo de alteragcao do local de tratamento deve ser instruida com uma carta assinada pelo paciente
concordando com a mudanca do local.

CAPITULO X
DAS DISPOSICOES FINAIS

Art. 23. A Anvisa podera, durante os programas de acesso expandido, uso compassivo ou fornecimento de
medicamento pdsestudo, solicitar informagdes adicionais aos responsaveis pela sua execugdo ou monitoramento, bem
como realizar inspegdes a fim de verificar o atendimento a legislagao brasileira vigente e ao programa aprovado.

Art. 24. O descumprimento das disposi¢coes contidas nesta Resolugao constitui infragdo sanitaria, nos termos da
Lei n° 6.437, de 20 de agosto de 1977, sem prejuizo das responsabilidades civil, administrativa e penal cabiveis.

Art. 25. Fica revogada a Resolugdo RDC n° 26, de 17 de dezembro de 1999.

Art. 26. Esta Resolugéo entra em vigor na data de sua publicagao.
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DIRCEU BRAS APARECIDO BARBANO

ANEXO |

DOCUMENTOS QUE DEVEM COMPOR DOS§IE PARA SOLICITACAO DO COMUNICADO ESPECIAL
ESPECIFICO (CEE-AE / CEE-UC) PARA CONDUCAO DOS PROGRAMAS DE ACESSO EXPANDIDO, USO
COMPASSIVO E OFICIO DE ANUENCIA EM FORNECIMENTO DE MEDICAMENTO POS-ESTUDO.

| - ANUENCIA EM PROGRAMA DE ACESSO EXPANDIDO
O dossié de submissao devera ser composto pelos seguintes documentos:

Documento 1: Formulario de Peticdo em Programa de Acesso Expandido devidamente preenchido e assinado
pelo representante
legal do patrocinador, conforme formulario previsto no Anexo Il desta Resolugéo.

Documento 2: Formulario de Declaragao de Responsabilidade e Compromisso do Patrocinador assinado pelo
representante legal do Patrocinador, conforme formulario previsto no Anexo VI desta Resolugao.

Documento 3: Formulario de Declaragdo de Responsabilidade e Compromisso do Médico assinado pelo médico
responsavel, conforme formulario apresentado no Anexo VIl desta Resolugao.

Documento 4: Curriculo lattes do médico responsavel.
Documento 5: Modelo do Termo de Informagéo e Adesao do Paciente, conforme Anexo IX desta Resolugao.

Documento 6: Estimativa do quantitativo da medicagdo que sera necessario importar, considerando o niumero de
sujeitos previstos e a posologia diaria, conforme formulario previsto no Anexo VIII desta Resolugao.

Documento 7: Protocolo com as normas a serem seguidas pelos médicos no uso do produto, incluindo: titulo do
protocolo;nome genérico, se aplicavel; via de administragédo, apresentagdo e concentragdo do medicamento; critérios de
inclusao e exclusao de pacientes; esquema posolégico; duragao do tratamento e conduta em
eventos adversos.

Documento 8: Dados de seguranga e eficacia suficientes parasuportar o uso proposto do produto, podendo ser
Brochura do Investigador (dados compilados do produto), bula (quando aplicavel) e copia dos artigos de referéncia a
partir do qual os dados foram obtidos. O nivel de evidéncia de tais referéncias pode variar desde estudos randomizados
controlados, ensaios nao-randomizados, relatos de caso até a opinido consensual. O nivel das provas exigidas dos
artigos de referéncia dependera da gravidade da doenca.

Il - INCLUSAO DE PACIENTES EM PROGRAMAS DE ACESSO EXPANDIDO

O dossié de submissao devera ser composto pela copia do Comunicado Especial Especifico - Acesso Expandido
(CEE-AE) emitido pela Anvisa para condugédo do referente programa além de todos os documentos da anuéncia em
acesso expandido, excetuando-se os documentos 2, 5, 7 e 8.

Il - ANUENCIA EM PROGRAMA DE USO COMPASSIVO

O dossié de submissao devera ser composto pelos seguintes documentos:
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Documento 1: Formulario de Peticdo em Uso Compassivo devidamente preenchido e assinado pelo representante
legal do patrocinador, conforme formulario previsto no Anexo lll desta Resolugao.

Documento 2: Formulario de Apresentagdo do Paciente devidamente preenchido e assinado pelo médico
responsavel, com adequada justificativa clinica incluindo a descrigdo da gravidade do quadro clinico do paciente, os
tratamentos anteriores e a razdo da nao adequagao para uso dos produtos aprovados, conforme formulario apresentado
no Anexo V desta Resolugao.

Documento 3: Formulario de Declaragdo de Responsabilidade e Compromisso do Patrocinador assinado pelo
representante legal do Patrocinador, conforme formulario previsto no Anexo VI desta Resolugéao.

Documento 4: Formulario de Declaragdo de Responsabilidade e Compromisso do Médico assinado pelo médico
responsavel, conforme formulario apresentado no Anexo VIl desta Resolugao.

Documento 5: Curriculo lattes do médico responsavel.

Documento 6: Estimativa do quantitativo da medicagdo que sera necessario importar, considerando a posologia
diaria, conforme formulario previsto no Anexo VIII desta Resolugéo.

Documento 7: Dados de seguranga e eficacia suficientes para suportar o uso proposto do produto, podendo ser
Brochura do Investigador (dados compilados do produto), bula (quando aplicavel) e copia dos artigos de referéncia a
partir do qual os dados foram obtidos. O nivel de evidéncia de tais referéncias pode variar desde estudos randomizados
controlados, ensaios nao-randomizados, relatos de caso até a opinido consensual. O nivel das provas exigidas dos
artigos de referéncia dependera da gravidade da doenga.

Documento 8: Copia do termo de informagdao e adesdo do paciente, conforme Anexo IX desta Resolugao,
assinado pelo paciente que ira usufruir do uso compassivo ou pelo representante legal.

IV - ANUENCIA EM PROGRAMA DE FORNECIMENTO DE MEDICAMENTO POS-ESTUDO
O dossié de submissao devera ser composto pelos seguintes documentos:

ocumento 1: Formulario de Petigdo para o Fornecimento de Medicamento Pds-Estudo devidamente preenchido e
assinado pelo representante legal do patrocinador, conforme formulario previsto no Anexo IV desta Resolugao.

Documento 2: Formulario de Declaragdo de Responsabilidade e Compromisso do Patrocinador assinado pelo
representante Legal do Patrocinador, conforme formulario previsto no Anexo VI desta Resolugéo.

Documento 3: Formulario de Declaragdo de Responsabilidade e Compromisso do Médico assinado pelo médico
responsavel, conforme formulario apresentado no Anexo VIl desta Resolugao.

Documento 4: Curriculo lattes do médico responsavel.

Documento 5: Estimativa do quantitativo da medicagédo que sera necessario importar, considerando o nimero de
sujeitos previstos e a posologia diaria, conforme formulario previsto no anexo VIl desta Resolugao.

Documento 6:.Comunicado Especial que autorizou a realizagéo da pesquisa clinica em territério nacional.

ANEXO II
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FORMULARIO DE PETIQAO PARA PROGRAMA DE ACESSO EXPANDIDO
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ANEXO IX

TERMO DE INFORMACAO E ADESAO DO PACIENTE

Deve ser preparado pelo patrocinador, para ser utilizado de forma padronizada por todos os médicos participantes
dos programas
de acesso expandido ou uso compassivo.

Deve ser redigido em linguagem acessivel e contera, necessariamente, os seguintes elementos:

a) informagao de que se trata de produto ainda nao registrado na ANVS/MS e, portanto, ndo comercializado no
Brasil;

b) que nao se trata de uma pesquisa clinica, mas sim de um novo recurso terapéutico cuja eficacia e seguranga
ainda estdo em avaliagao, € que esta sendo colocado a sua disposi¢ao pelo patrocinador, o qual devera ser identificado;

c) a justificativa para a utilizagao do produto no paciente;
d) os desconfortos e riscos possiveis incluindo os efeitos adversos e os beneficios esperados;
e) os métodos alternativos existentes;

f) que o médico conhece suficientemente o produto, em relagéo aos efeitos terapéuticos esperados, bem como os
possiveis eventos adversos que possam ocorrer com seu Uso;

g) que o tratamento e seus resultados serdo manejados dentro da relagdo médico-paciente, com a ética e o sigilo
por ela exigidos;

h) que qualquer informagéo dada ao patrocinador, ou as autoridades de salide mantera sua privacidade;

i) que o paciente tem a liberdade de aceitar ou recusar esse novo recurso terapéutico a qualquer momento, sem
prejuizo do prosseguimento dos cuidados médicos, com outros métodos alternativos existentes;

j) que o produto esta sendo fornecido gratuitamente ao paciente pelo periodo determinado nesta Resolugdo. O
médico responsavel pelo tratamento do paciente deve providenciar, antes de administrar o produto dos programas de
acesso expandido ou uso
compassivo:

a) explicagéo detalhada do termo de informagédo e adesao do paciente, esclarecendo quaisquer duvidas que o
paciente possa ter;

b) que o paciente, ou seu representante legal, de préprio punho, escreva seu nome e numero do documento de
identidade no termo de informagao e adesao do paciente;

c) que o paciente ou seu representante legal assine e coloque a data no termo de informagédo e adesdo do
paciente. No caso da assinatura ser substituida por impressdo datiloscopica, devera ser obtido a identificagdo e
assinatura de uma testemunha;

d) assinatura do médico responsavel e data no termo de informagao e adesao do paciente;
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e) manter em seus arquivos uma via do termo de informagdo e adesdo do paciente e fornecer outra via ao
paciente ou seu representante legal, ambas com os dados e as assinaturas acima descritos.
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