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Prezada equipe INAME,

Agradecemos o seu contato e esperamos poder apoia-los com os esclarecimentos

abaixo, conforme seus questionamentos.

Sobre os critérios de incluséo no Programa Global Assistencial para acesso ao
onasemnogene abeparvovec, esclarecemos que eles estdo em acordo com a bula
aprovada pelo FDA (Food & Drug Administration), érgéo regulatorio americano. O uso
de onasemnogene abeparvovec néo foi avaliado em pacientes com atrofia muscular
espinhal avancada (traqueostomia e paralisia completa dos membros). A bula aprovada
pode ser encontrada no site do FDA: www.fda.gov.

A Novartis sera responsavel pelos custos referentes a realizacdo do exame do
anticorpo AAV9 e o médico do paciente recebera todas as instrucdes sobre o local e
condi¢cdes necessarias para a realizacdo dele. O tempo médio para obtencdo dos
resultados é de 48 a 96 horas ap6és a disponibilizacdo da amostra no laboratério indicado
pela AveXis, empresa do grupo Novartis.

Em relacdo aos centros de referéncia para infuséo, informamos que, atualmente,
ndo ha centros registrados e treinados no Brasil para administrar o medicamento. E
importante ressaltar também que a Novartis ndo tem atuacdo alguma no processo de
certificacdo em biosseguranca dos centros meédicos junto a CTNBIo. Isso é feito de forma
totalmente independente pela propria instituicdo. Mais informacges sobre o certificado

de biosseguranca podem ser encontradas no site da CTNBio: http://ctnbio.mctic.gov.br

Devido aos protocolos de tratamento e monitoramento existentes, recomendamos
gue o tratamento com onasemnogene abeparvovec seja realizado em uma instituicdo
treinada. A Novartis, por meio de sua subsidiaria AveXis, fara todos os esfor¢os possiveis
para que haja instituicdes treinadas no Brasil. Reforcamos, ainda, que os custos

relacionados a deslocamentos néo sao de responsabilidade da Novartis ou da AveXis.
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Em resposta ao questionamento sobre a aprovacdo do Programa pelas
autoridades brasileiras, informamos que ele serd submetido para a aprovacado no
momento em que houver um paciente elegivel no Brasil, mediante solicitacdo médica,
conforme legislacéo vigente e aplicavel.

Por fim, informamos que ndo é necessario que o e-mail a ser enviado pelo médico

seja redigido na lingua inglesa.

Atenciosamente,

Equipe SIC
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