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® Dia 1l dejaneiro

CMS — Reunido mensal do Conselho Municipal de Saude - Comisséao das
Doencas Raras. Encontros mensais com o Conselho e associacfes de
Doencas Raras.

Objetivo desses encontros é implantar o Projeto de Lei

Projeto de Lei n°® 197/2007, de autoria do vereador Gilberto Natalini (PV/SP),
gue cria o Programa de Apoio as Pessoas com Doencas Raras. O projeto
conta com o apoio da Secretaria Municipal de Saude, que ficou de encaminhar

0 mesmo para sancéo do Prefeito.

© Dia 12 de janeiro

14h - Agenda de trabalho sobre Pesquisa Clinica — Responsavel Andreza,

Antoine Daher e Roberto Giugliani.

Reunido de alinhamento da parceria Casa dos Raros com a Dasa
(Diagnosticos da América S/A) maior empresa de Medicina Diagnostica
e Saude Preventiva da América Latina e a quarta maior do mundo.

dasa
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© Dia 13 de janeiro

12h — Camara dos vereadores, Paola e Antoine Daher foram convidados a
conhecer a nova vereadora Cris Monteiro, eleita em primeiro turno e que
se comprometeu a trabalhar pela causa dos raros.

© Dia 14 de janeiro

17h — Marcelo da Carmen’s Medicinals, empresa de pesquisa e
desenvolvimento de biofarmacéuticos e nutracéuticos especializados em
canabinodides, reunido (zoom) com Dr. Pedro Pierri sobre produtos novos
a base de Canabidiol, também conhecida por CBD, € um dos principios
ativos da Cannabis Sativa, nome cientifico da maconha. Compde até 40%
dos extratos da planta e pode ser utilizada como medicamento para
diversas doencas, que variam de epilepsia severa a fibromialgia.
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© Dia 15 de janeiro

09h — Reuniao (zoom) Antoine Daher, Andreia Bessa e Rosana
para apresentar novas funcionarias responsaveis por projetos
Priscila e Elide.

€ Dias 20 de janeiro

15h — Reunido Carol, Giovanna, Ariadne e Antoine Daher — AstraZeneca
industria farmacéutica via zoom, sobre projetos 2021 Casa Hunter e Asbag.

AstraZeneca -

© Dia 22 de janeiro

15h —Reunido de apresentacédo da empresa Health Meds, focada
na producdo de medicamentos a partir de Cannabis. Entre

0s topicos apresentados:

- Pesquisas desenvolvidas pela empresa no Brasil e

nos Estados Unidos (onde esta concentrada toda a producéo);

- Possibilidade de parceria para identificacdo de novos estudos
envolvendo doencgas raras e medicamentos relacionados ao
cannabis medicinal. Participaram da reunido Luciana, Eduardo,

Healthrheds

CANNABIS MEDICINAL
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& Dia 26 de janeiro

Paola representou a Casa Hunter na reuniao (via zoom) da Secretaria
Municipal da Pessoa com Deficiéncia. Na oportunidade foi apresentada
a nova secretéria Sra. Silvia Grecco, em substituicdo a Cid Torquato.
Sra. Silvia solicitou este encontro para um primeiro contato com todos
0s parceiros da secretaria e associagdes de pacientes.

Silvia Regina Grecco foi ganhadora do Prémio FIFA

Fan Awards 2019 como melhor torcedora do mundo pela
narracao dos jogos do Palmeiras para seu filho Nickollas
gue é cego e autista. Foi secretaria municipal da pessoa
com deficiéncia em Santo André, assessora especial, por

6 anos, na Secretaria Municipal da Pessoa com Deficiéncia
de Sao Paulo e presidente da CPA — Comisséo
Permanente de Acessibilidade, também na capital.
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& Dia 29 de janeiro

Antoine Daher participou virtualmente do VI Forum Social Mundial
Populacéo ldosa, Pessoas com Deficiéncia e Diversidades em Porto Alegre.

fOrUM o
sOCial

MuNdlaL
8.0 4N

25a29/01/2021

Edicao 100% online

Um OuTrO mUnDo E
pOsSiVeL pOs COVID-19!
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O evento trouxe o debate da sociedade sobre o envelhecimento

da populacéo e seus desdobramentos, uma pauta importante e urgente

a ser trabalhada. Além disso, o Brasil € plural, com uma populacédo de

49,8 milhdes de pessoas com deficiéncia (IBGE, 2010) e com diversidade
de género, etnias, orientacdo sexual etc. que permeiam a sociedade e nem
sempre sao respeitadas em seus direitos fundamentais.

Toni discorreu sobre o cenario atual das doencas raras no Brasil, 0s
desafios que deveremos enfrentar nos préximos 4 ou 5 anos e a importancia
do projeto da Casa dos Raros que esta sendo construida em Porto Alegre.

Para assistir a integra da participacdo de Antoine Daher no Férum acesse:
https://youtu.be/NL9I-ITZE ¢



https://youtu.be/NL9l-lTzE_c
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MES DE
FEVEREIRO

® Dias 02 fevereiro

10h — Reuniao Dasa - Agenda de trabalho Comercial (Quinzenal)
responsavel Ana Gabriela e Antoine Daher pela Casa dos Raros.
Reunido mensal com o Conselho Municipal de Saude de Sao Paulo
Comissao de Patologia de Doencas Raras.

A pauta da reuniao foi baseada nas actes do més das Doencas Raras.

® Dias 03 fevereiro
16h — Dasa - Pauta: Apresentacao do time line da equipe Dasa e Casa
dos Raros. Compartilhar definicbes, alteracdes das certificacOes e
estrutura Dasa.

dasa
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© Dias 10 fevereiro

11h - Treinamento Roche sobre Risdiplan e AME- patologia, medicacfes
existentes e novas tecnologias, Ariadne Dias participou pela Casa Hunter.

Conheca a
EQUIPE AME

Vanessa Eduardo Fabiana Flavio
Melissa Quinteros Paradela Casarin Andrade
Meneghetti
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®© Dias 16 fevereiro

Visita ao Gabinete da Deputada Federal Maria Rosas.

A convite da parlamentar Maria Rosas (PP-SP), o criador e presidente
da Casa Hunter, Antoine Daher, realizou uma visita formal ao

gabinete da deputada federal. Durante o encontro, foram apresentados
0s principais objetivos da plataforma da deputada e os trabalhos
desenvolvidos pela Casa Hunter.

Ex-diretora da Pestallozi por varios anos, a Deputada Federal sinalizou
o0 interesse de acompanhar de perto a pauta das doencas raras no
Congresso Federal. Outro importante topico apresentado no encontro
foi a possibilidade de publicacdo de compéndio sobre legislacéo relativa
as doencas raras pela Imprensa Oficial.

RACEVE

|

{0 mariarosas.oficial & * Seguir
Casa Hunter
0 mariarosas.oficial € Fui convidada
pelo presidente da Casa Hunter, Toni

Daher, para ser madrinha de um
projeto que a instituigdo vem
desenvolvendo. Por meio dele
milhares de pessoas serdo ajudadas.
Estou muito feliz com o convite e
juntos, trabalharemos para que as
pessoas com deficiéncia tenham cada
vez mais reconhecimento em nossa
sociedade.

A Casa Hunter é uma instituicio sem
fins lucrativos, com intuito de garantir
assisténcia e apoio as pessoas com
doencas raras. O trabalho é realizado
com a unido de esforgos dos
familiares do assistido, amigos, além

oQv W

Curtido por paolamassaril e
outras 138 pessoas
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© Dia 18 fevereiro

Em fevereiro, més em que o mundo trabalha a conscientizacéo sobre
as doencas raras, a Casa Hunter, com apoio da Febrararas, promoveu
lives com assuntos inéditos.

Iniciamos as atividades recebendo os autores de um estudo inédito
brasileiro, publicado recentemente no "American Journal of Medical
Genetics" sobre Covid e Doencas Raras.

IMPACTO DA m
c 0“' n _1 9 NA COMUNIDADE BRASILEIRA DE
PESSOAS COM DOENGAS RARAS

ESTUDO INEDITO NA AMERICA LATINA

DRA. IDA SCHWARTZ DR. NATAN MONSORES ANTOINE DAHER

Autora do Estudo Autor do Estudo Presidente da Casa Hunter
Profa. Associada UFRGS Prof. da UnB e Febrararas
Chefe do Dep. de Genética Médica do Coordenador do Observatorio
Hosp. das Clinicas de Porto Alegre de Doencas Raras da UnB
@3 YOUTUBE DA CASA HUNTER 18 DE FEVEREIRO 18:30

Realizacao Lo Apoio )
CASA*$ (3

aa‘l‘ 0:.; 4ot
HUNTER “.... FEBRARARAS
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Dr. Natan Monsores (UNB)

Anfohe Daher
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© Dia 18 fevereiro

Fernanda Batista, Coordenadora do Projeto Hunter Mével, participou
da live com a advogada especialista em direito médico e da saude,
Viviane Guimaraes, ligada ao Grupo Mulheres do Brasil, Nucleo Recife.
Durante o encontro, Fernanda falou sobre o livro "O Gol de Rodas",
gue narra a historia do paciente Ramon e sua experiéncia como

atleta cadeirante.

18.02
Viviane Gumaries as 19hs

Advogada,
especialista em direito médico
e da saude.

Lider do Comité Vozes

A doenca rara nao
limita sonhos.
Conheca a historia do Ramon

Ft. Fernanda Batista Ferreira
Fisioterapeuta respiratéria
Vice Diretora da AAME

Membro do Conselho Cientifico da ABraPompe

‘\\\} @grupomulheresdobrasilrecife G Mobers do
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© Dia 22 fevereiro

Antoine Daher, presidente da Casa Hunter e Febrararas, participou

da Live “Dialogos Estadao” Inovagado nas Doencas Raras. O tema

foi os beneficios das terapias génicas para o mundo dos raros.

Toni iniciou respondendo como se define uma doenca rara e apresentando
as dificuldades que os pacientes enfrentam no Brasil. Ao decorrer do debate
o presidente da Casa Hunter e Febrararas falou sobre seu desejo de um
novo modelo de atendimento médico no Brasil e a Casa dos Raros.

[

DIALOGOS ~ ESTADAD %

v Fﬂﬁl-llll-ﬁ'HlNK ;E
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D as terapias génicas estdo transformando
edicina e impactando a vida dos pacientes m,

unuwdm ado s pibicaiga et 1o prorocane 207 - - it wanvdo 7 7
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SINDUSFARMA

INOVACAO NAS DOENCAS RARAS (/
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Antonie Daher
\Ji\»%!i. @ Presidente da Casa Hunter e da Federagao Brasileira das Associagoes de Doengas Raras

? SINDUSFARMA
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Senadora Mara Gabrilli

Presidente da Subcomissio sobre
Doencas Raras do Senudo aos tratamentos, aos medicamentos, diagnosticos @
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vamos refletir sobre o.acesso dos raros aos cuidadores;
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© Dia 22 fevereiro

Forum aprimoramento dos servicos em doencas raras Takeda

Tema: A importancia dos Servigos em Doencas raras para 0os pacientes.
Apesar dos avancgos, o Brasil ainda apresenta dificuldades quanto a rede
de exames diagndsticos, garantia de fornecimento continuo e ininterrupto
de medicamentos 6rfaos, numero de centros de referéncia abrangente e
capaz de atender a demanda, além da capacitacdo de equipes de saude
desde a atencédo basica, para identificacdo precoce e tratamento

compartilhado.

FORUM DOS
SERVICOS EM

. DOENCAS I
RARA

Debate pela melhoria
da assisténcia aos pacientes
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© Dia 23 fevereiro

H Antoine Daher presidente da Casa Hunter e
CASA "ol
Presidente da ERIENSE: S Febrararas, e Sumaya Afif da ABEM

Casa Hunter e ) (Associacgado Brasileira de Esclerose
da Febrararas Multipla), conversaram sobre Doencas

Raras. O encontro foi transmitido pelo
#liveabem Instagram da ABEM.

P Conquistas Legislativas e de Politicas
Plblicas em Saude - quais foram as
principais conquistas e o que ainda esta em
23/02 transformacao na politica publica de saude
16h para as pessoas com doencas raras;
Como as associacdes membros da
Febrararas, como a ABEM, sé&o
fundamentais para transformacéo das
politicas publicas em saude.

Antoine Daher

Empresdrio e cientista Politico

| SUmAVEART

ul?m-
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© Dia 25 fevereiro

Antoine Daher participou da segunda edi¢cdo do seminério do jornal
Folha de S&o Paulo sobre doencas raras. Especialistas e convidados
discutiram as novas formas de diagndsticos e tratamento de doencas
raras, inclusive em relacdo a vacina de Covid-19. O evento abordou
também a vida do paciente raro em relacdo a sua vida pessoal
e profissional.

91

* & %
seminariosfolha

’ Doencas Raras
% 22 edicdo

Para tratar um paciente, é preciso
enxergar além da doenga

| sh as 1615 25 DE

Agilidade no diagndstico ¢ novas FEVEREIRO

possibilidades de tratamento

INAR

Das 15h as 17h30
16h15 as 17h30 DEBATE ONLINE
A visibilidade e aceitagao dos raros EVENTO GRATUITO
Patrocinio: Realizagao:

.

JD!:E SANOFI

FOLHA100

: Doencas Raras

2 22 edicio

" Antoine Daher
PRESIDENTE DA FEBRARARAS E DA CASA HUNTER
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© Dia 25 fevereiro

A webinar da Veja Saude contou com a participacdo de Antoine Daher.

O presidente da Casa Hunter e Febrararas falou, entre diversos assuntos,
sobre a jornada dos pacientes portadores de doencgas raras e sobre
pontos que toda pessoa, paciente ou néo, deveria saber sobre o assunto.

WEBINAR

DOENCAS RARAS: questoes e desafios que
todo mundo deveria conhecer
Assista a live no dia 25/02/202), das 18h as 20h

Com participacao de
Maria de Lourdes Teixeira da Silva, mestreem

gastroenterologia, especialista em nutricdo parenteral

e medica responsavel pelo servico de terapia nutricional
do Hospital Beneficiéncia Portuguesa de Sao Paulo

e Antoine Daher, presidente da Casa Hunter

MANDE SUAS PERGUNTAS!

Antoine Daher presidente da Casa Hunter

- A . ©, eja_saude L) aSaud
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© Dia 26 fevereiro

Antoine Daher, presidente da Casa Hunter e Febrararas, participou ao
lado do amigo e médico geneticista do HCPA (Hospital das Clinicas

de Porto Alegre) Dr. Roberto Giugliani do evento Cidade Rara Eixo 2021.
Durante 1 hora os fundadores da “Casa dos Raros” primeiro centro de
atencao integral e treinamento em doencas raras, conversaram sobre
Terapia Génica "Quais terapias génicas estao tendo movimentacao

para doencas raras”.

£
Palestrantes Q?

Cidade Rara
Eixo 2021
Dr. Antoine Daher

“Terapia Génica — Quais terapias genicas estéo
tendo movimentacéo para doencas raras’.

Dr. Roberto Giugliani
“Terapia Génica - Quais terapias genicas estao
tendo movimentacao para doencas raras.”.

FEBRARARAS

Cidade Rara

Eixo 2021
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Cidade Rara

Q

Cidade Rara

Eixo 2021
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© Dia 26 fevereiro

Live organizada pela Interfarma em parceria com a Frente Parlamentar de Doencgas
Raras - "Avancos e Desafios da Politica de Atencéo Integral as Pessoas com Doencas
Raras". Antoine Daher participou dos debates, ao lado de diversas personalidades do
universo medico e politico brasileiro voltado ao mundo das doencas raras. “Este
evento é um compromisso assumido por todos com a saude da sociedade e uma
busca constante por tecnologias e inovacgéo para beneficiar os pacientes” afirmou na
abertura dos trabalhos, Elizabeth de Carvalhaes presidente da Interfarma.

e

da Politica de Atengao Integral

55 Pessoas com Doencas Raras

A Associagdo da Industria Farmacéutica de Pesquisa -
Interfarma, em parceria com a Frente Parlamentar de
Doengas Raras, convida vocé para o webinar gratuito sobre
a importancia da Portaria GM/MS n° 199/2014 no SUS e
conscientizagao dos desafios enfrentados pelos pacientes.

26 de fevereiro das 18h as 20h

O evento sera gratuito e transmitidos nos canais:
Qyoutube com/interfarmabrasil

instagram.com/interfarmaoficial

ORGANIZAGAO: APOIO:
G
oy E)yinterfama o
SINDUSFARMA

R

‘ Antoine Daher ‘
L Presidente da Febrara_ms
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as Pessoas com Doencas Raras

)

APROXIMADAMENTE

13

DOENGA RARA
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© Dia 27 fevereiro

As 19h teve inicio mais uma live pelo Dia Mundial da Doencas Raras!

Com a participacao de Raphael Boiati, diretor da Casa Hunter e membro
do Comité de ética do HC USP, a realizac&o foi do Conselho Municipal da
pessoa com deficiéncia de Jacarei. A conversa foi sobre "Conscientizacao
e reflexdo: a importancia do acesso a informacéo para o paciente obter o
diagnéstico e progndéstico com vistas a melhor qualidade de vida. Interesse
e comunicacao entre os profissionais e setores da rede, para o atendimento
ao paciente. Dificuldades enfrentadas e desafios”.

..... RAREDISEASEDAY.0RS

DIA MUNDIAL DAS CONVIDADOS:
DOENCAS RARAS Dr. Raphael

Boiati

Diretor da Casa Hunter e
membro do Comitd e
EticadoHCUSP

Luciano
Menezes
Analista de Sistemas
Miopatia Mitocondrial

SABADO 19h
27 FEVEREIRO

INSCREVA-SE EM NOSSO CANAL
YT.COM/RADIOSINGULAR
Thulio T. Santos

Designer, lustrador e Paratieta
Distrofia Muscular de Uirich

<
ka g @ M e

Dia Mundial das Doencas Raras

=i Conselho Municipal dos Direitos da Pessoa com Deficiéncia
RAREDISEASEDAY ORS -

aMMigos - Luciano Menezes ' A Rosangela de Morais

Thulio Toledo | "% 3 \ Marta Paiva
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*. Dia Mundial das Doencas Raras
Conselho Municipal dos Direitos da’Pessoa com Deficiéncia *
RAREDISEASEDAY ORS ; 2

RAREDISEASEDAY.ORG

Marta Paiva Raphael Boiati |

dDia Mundial das Doencas Raras

Conselho Municipal dos Direitos da'Pessoa com Deficiéncia

RAREDISEASEDAY.ORG

facebook.com/CMPCDJacarei
A
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® Dia 28 fevereiro — Dia Mundial das Doengas Raras
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No Dia Mundial das Doencas Raras, Antoine Daher participou da webinar
“O Raro na Razao, no Amor, no Respeito e na Operatividade”. Os debates
abrangeram dificuldades de acesso ao diagndstico e aos cuidados
adequados a saude do paciente raro, que séo decisivos para seu tempo

e qualidade de vida. Outro tema recorrente foi o preconceito e as
barreiras sociais que o paciente raro enfrenta em seu cotidiano

NA RAZAO, NO AMOR, NO RESPEITO E NA PERATIVIDADE

39 *@9

Antoine Daher e Lauda Santos Dra. Ana Moura e Lauda Santos
Definigdo/Epidemiologia das Médico Especialista no Brasil
Doengas Raras. Onde as Valorosidade de Ser,

InstituicGes estao?

£ &

Dra. Ana Moura e Mara Gabrilli
Dificuldades de Diagnéstico
/Tratamento/ Especialista,

fora do Eixo Rio - SP

28/02,14h : )
Acesse: http://bit.ly/RaroWebinar ‘/

Atuar e Encontrar

Apoio:

S

v Ammy A A A A AN Ay Ay e

Antoine Daher

29
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Antoine Daher B
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® Dia 28 fevereiro — Dia Mundial das Doengas Raras

Dia Mundial das
Doencas Raras
28 de fevereiro

OE BRASILEIROS s Em homenagem ao Dia Mundial das
RAROS COMO VOCE B Doencas Raras, a Casa Hunter em
parceria com a Otima, levou pelo
HPel0Sraros segundo ano consecutivo a campanha de
conscientizacao aos pontos de 6nibus da
GO < cidade de Sao Paulo.

Sase mais

13MILHOES

1 3 M‘!},?-A,;IILEIROS

RARDS COM vocE
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Em mais uma atividade pelo dia dos raros,

os reldgios da maior cidade do Hemisfério Sul
acordaram com uma mensagem especial!
Confira nas fotos mais uma iniciativa da Casa
Hunter e da Secretaria Municipal da Pessoa
com Deficiéncia (SMPED).
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® Dia 28 fevereiro — Dia Mundial das Doengas Raras

CASA®esw
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Dia dos Raros no >

(0] .
Drive In
(@]

Data: 28/02 Horario: 19h
Pipoca e Refri para toda a familia

Local: Alpha Cine Drive In - Av. Jurua, 507
Alphaville - Barueri SP
www.alphacinedrivein.com.br

Aqui somos todos raros! A Casa Hunter

“ promoveu a celebracdo de um “Dia Raro”,

respeitando todos os protocolos de seguranca.
Uma sessao de cinema no Drive in, com direito
a pipoca, refrigerante e muita diversdo para os
filiados Casa Hunter! Realizado no Alpha Cine,
em Alphaville, o evento foi atrelado a uma
campanha de doac0bes pelo site doabrasil.org.
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MES DE
MARCO

® Dia 01 marco — Live “Imunizacido e Doengas Raras.”

Um estudo inédito no Brasil e no mundo, desenvolvido com a
participacdo de médicos imunologistas e geneticistas especializados
em doencas raras. A transmissao foi realizada no canal do YouTube

da Casa Hunter.

¥ e
IMUNIZACA0G
E DOENGAS RARAS |marco
ESTUDOINFOIT) e vouruee oa cask wuntes 19:00

DR. RENATO KFOURI DRA. ANA MARIA MARTINS DRA. CAROLINA ARANDA

-~

{
t-gu‘\‘

4

Pediatra Infectologista Pediatra Geneticista Pediatra Imunologista

Pres. do Depto de Imunizacoes da Prof. da UNIFESP e Dir. do Centro de Prof. Adj. Alergia, Imunologia Clinica
Soc. Bras. tle Pediatria Ref. em Erros Inatos do Metaholismo e Reumatologia Unifesp
DRA. MONICA LEVI RITA LISAUSKAS

Pneumopediatra Mediacao
Dir. Soc. Bras. de Imunizacdes. Pres. Comis. de Rev. de Jomalista
Calendarios da Soc. Bras. de Imunizacoes

Realizagio Patrocinio
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Dra. Tania Petraglia e Dr. Salmo Raskin fizeram parte da organizacéo e
revisdo do documento deste estudo inédito.

DRAJTANIA PETRAGLIA

ISECRETARIA DEPTO. CIENTIFICO DE IMUNIZACOES DA SOCIEDADE BRASILIERA DE PEDIATRIA

0 RASKI

PRESIDENTE DEPTO. CIENTIFICO DE GENETICA DA SOC. BRASILEIRA DE PEDIATRIA (SBP)
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A senadora Mara Gabrilli e o deputado federal Dr. Pedro Westphalen
marcaram presenca nos debates da live.

iniciativa tdo importante promovida pela Casa
Hunter. Parabéns ao meu amigo Antoine

CASA
HUNTER
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®© Dia 01 de Margo

Rare Disease Day Alexion Brasil

A paciente rara Pamela Notario abriu o evento contando sua historia
e para permanecer como protagonista do evento, foi também moderadora,
tendo realizado todas as perguntas da roda de conversa, cujo tema foi

"Revelando cuidados raros. Quais sdo as etapas além do tratamento e do
diagnéstico".

Tratou-se de um evento interno da Alexion via Zoom, no qual sondaram
boas praticas e celebraram com o evento, o dia mundial das Doencas Raras.

Os convidados foram:
Leticia Oliveira - Casa Hunter
Maria Cecilia Oliveira - AFAG
Heithor Zanini - AFAG

E os temas debatidos foram:

« Cuidado com saude mental dos pacientes raros (impacto psicologico em
pacientes e familiares recém diagnosticados / impactos da pandemia na saude
mental)

. Desafios ha manutencao dos tratamentos
« Interlocugcé&o com entes governamentais
. Horizonte das doencas raras

Ao final, houve um momento para perguntas e um video sobre a jornada

do paciente.

ALEXION



HUNTER “.... RELATORIO DE ATIVIDADES - 2021 ‘ 41

® Dia 02 margo

Visita técnica de Valdomiro Silva (Casa Hunter) e Bruno Giugliani
(arquiteto da obra da Casa dos Raros em Porto Alegre), ao Jales Clube
na cidade de Jales, interior de S&o Paulo. A conex&o foi realizada pela
deputada Carla Zambelli, os representantes do clube pretendem ceder
uma parte de sua propriedade para uma futura instalagcao de uma nova
unidade da Casa dos Raros. O Jales Clube tem 140 mil metros quadrados
e por estarem proximos a fronteira com o estado de Mato Grosso do Sul a
intencdo € de uma Casa dos Raros para atender a regido centro oeste

do Brasil
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®© Dia 04 de margo

Bate-papo sobre “Rare Diseases Day”. Fernanda Batista, vice-diretora
da AAME (Amigos da Atrofia Muscular Espinhal) e Antoine Daher,
presidente da Casa Hunter e Febrararas, conversaram sobre o Dia
Mundial das Doencas Raras no canal do Instagram da AAME.

(@ LIVE

04/03 - 19H
UM BATE-PAPO SOBRE 0 "RARE DISEASES DAY"

CONVIDA

FERNANDA BATISTA ANTOINE DAHER PRESIDENTE DA

VICE-DIRETORA AAME CASA HUNTER E FEBRARARAS
® o 49
AAME [@ @AAME_AMIGOSDAAME RARAS
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aame_amigosdaame

arlindo.geo Precisamos de varias
Fernandas!!!

lilianebatistasantoslima Linda Dotora
Fernandanda uma pessoa maravilhosa

arlindo.geo Amei.

paolamassaril Nossos planos é ter um.em
cada regido do pais

arlindo.gec VOV VYYVYVYVYVY

i.s.a_2.019 A\

cla_dnz Que inspiragdo!!!!

jeniffermdutra Parabénsssss (DM

cla_dnz Muito obrigada!

luanasoutobarros Boa noite!

suafisioterapeuta JY

O video ao vivo foi encerrado
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® Dia 08 de margo

Webinar emendas parlamentares
Politicas Publicas com base em evidéncias

Palestrantes e mediadores: Deputado Felipe Rigoni / Eduardo Araujo / Priscilla
Almeida / Rogelio Pegoretti.

Felipe Rigoni Lopes € um engenheiro, coach e politico brasileiro,
deputado federal pelo Espirito Santo. Em 2018, foi eleito o segundo
deputado federal mais votado do Espirito Santo, com 84.405 votos,
e o primeiro deputado federal cego da historia do Congresso.

O deputado defende que os investimentos devem ser realizados
baseados em evidéncias as Politicas Publicas. Dessa forma ele criou
o Edital de Emendas Parlamentares. As inscricbes das propostas
ficam disponiveis por um determinado tempo, aguardando o envio
de projetos para a selecéo de projetos. Ao todo, R$ 12 milhdes
serao disponibilizados para projetos inscritos, que vao ser escolhidos
pela propria populagéo.

A formulacéo deste edital para a selecdo das emendas parlamentares
€ uma forma de trazer maior participacdo popular ao mandato,

além de transparéncia, de eficiéncia e de democratizacdo dos recursos
publicos, dando chances iguais para todos participarem.
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® Dia 08 de margo

Reuni&o na Secretaria Municipal da Pessoa com Deficiéncia, com
a participacao de Antoine Daher e Paola Massari da Casa Hunter,
a secretaria Silvia Grecco, a deputada federal Carla Zambelli e o
secretario executivo de gestao Sr. Joao Cury.

Durante o encontro o tema fundamental foi a aplicacéo de politicas
publicas municipais voltadas as pessoas com deficiéncias e
doencas raras.
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®© Dia 12 de margo

As experiéncias dos profissionais de saude durante a pandemia podem
ser inspiradoras? Esta pergunta pode resumir a proposta do livro de
Erica Camargo "Quarenta Relatos da Quarenta: Como 40 profissionais
gue trabalham na area da saude viveram os primeiros 40 dias da
guarentena”. A autora € especialista na Industria Farmacéutica e atua
no setor de Healthcare como coach de carreiras e head de Acesso ao
Mercado.

O livro encontra-se a disposicdo ha Amazon e todo o valor arrecadado
com as compras sera destinado a Casa Hunter.
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® Dia 12 de margo

Reunidao CFM

Raphael Boiati, diretor da Casa Hunter, representando Antoine Daher,
participou da reunido da Camara Técnica de Doencas Raras do
Conselho Federal de Medicina (CFM).

Durante a discussao da camara foi ressaltado que a discusséo sobre
doencas raras € necessaria e importante. Levantou-se a proposta para
educacao continuada pela camara técnica, na construcéo de video
aula para a capacitacdo dos profissionais de saude.

Dra. Débora Gusmaéo informa sobre cursos na area de doencas raras,
conforme links abaixo:

SBGM - Sociedade Brasileira de Genética Médica
manual geral do curso doencas geneticas raras 20200406 002.pdf (ufrgs.br)
Arquivo Cursos - TelessaudeRS-UFRGS

Foi colocada a questdo dos problemas de reabilitacdo dos pacientes

com doencas raras.

E foi discutida a realizacdo do Férum das Doencgas Raras no periodo

da manha, trabalhando a questédo das necessidades de salude em doencas
raras.

Houveram mesas: Linhas de cuidados e necessidades de saude; e mesa
sobre Acesso a tecnologia assistida (reabilitacédo e cuidado).

Estiveram presentes na reunido Natasha Slhessarenko Barreto, Linamara
Battistela, Magda Carneiro Sampaio, Anibal Gil Lopes e Débora Gusmé&o
Melo e Edmar Zanoteli.

Nova reunido marcada para discutir o forum no dia 23 de abril.


https://www.sbgm.org.br/conteudo.aspx?id=13&area=departamento&pagina=ead
https://www.ufrgs.br/telessauders/documentos/cursos/doencasraras/manual_geral_do_curso_doencas_geneticas_raras_20200406_002.pdf
https://www.ufrgs.br/telessauders/cursos/
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¥ Decct Conferéncia - CFM Raphael Boiati
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Natasha Slhessarenko 3| Anibal Gil Lopes

Magda Carneiro-Sampaio - ‘ | & Edmar Zanoteli
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® Dia 15 de margo

Inclusdo da imunizacéo prioritaria Covid-19 para as pessoas

com doencas raras e graves. Imunizagao para cuidadores e
conviventes.

Antoine Daher, presidente da Casa Hunter e Febrararas, participou
da reunido fechada via Youtube da CDRG - Comissao de Doencas
Raras e Graves do COMDEPA - Global Action Institute.

#lobal Action Institute
.

L4

/

Dr. Edward Darnel I Antoine Daher (Ca... I Nelsohali I Alvoni Medina I Ida Schwartz |

’
._.s\‘\.

Il > [ 225/5205 e
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® Dia 18 de margo

Foi realizada, com a presenca da Primeira-dama, Michelle Bolsonaro,
e da Ministra da Mulher, da Familia e dos Direitos Humanos, Damares
Alves, a primeira reunidao do Comité Interministerial de Doencas Raras.

O presidente da Federacao das Associacdes Brasileiras de Doencas
Raras (Febrararas) e da Casa Hunter, Antoine Daher, participou do
evento, a convite da comissao organizadora.

Entre os temas destacados pelo presidente da Febrararas:

- A importancia da formacao do comité interministerial para tratar
das demandas apresentadas pelos pacientes raros e

- A necessidade de aprimoramento da Portaria 199, de 2014. Em especial,
no que diz respeito aos repasses financeiros previstos para os centros de
referéncia; a necessidade de organizacao dos fluxos de referéncia com a
atencao primaria e a necessaria ampliacdo do Teste do Pezinho, conforme
proposto na PL 5043/2020.
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4 Adriana Villas Boas
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® Dia 19 de margo

MED MEETING

Empreendedorismo - Tecnologia - Inovacéo - Ciéncia.
Sete Lagoas/MG nos dias 19 e 20/03/2021
Séo Paulo no dia 10/04/2021

Desenvolvido em prol da Instituicdo Hospital Irmandade Nossa Senhora
das Gragas, em Sete Lagoas (MG), o evento foi hibrido, com transmisséo
via YouTube, e participacdo de Raphael Boiati, diretor da Casa Hunter.

data 19 e 20/03/2021

dia 19 das 18h as 22h

dia 20 das 9h as 18h30m
Sete Lagoas/MG
inscricao

Gustavo Bonfim r. Le ¢ Gasperi Roberto Greenhalgh

Gio. juto
Belo Horizonte/MG . S30 Daulosn i U (31) 99697 6915
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Pergunta para o palestrante: Vocé acha importante incluir o maximo de doengas raras no teste do
‘8. B pezinho?
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® Dia 20 de margo

A Casa Hunter esteve presente no Simpaosio Sul Brasileiro de Farmacia
Hospitalar.

O farmacéutico, diretor da Casa Hunter, Raphael Boiati abordou as
Terapias Génicas durante o encontro. Foi uma oportunidade Unica,
para conhecer e se atualizar sobre o tema que esta em pesquisa,

no mundo inteiro, para doencas raras.

‘SIMPogs,lo 7
511 BR S‘ILEIRO ‘
DE AFNRMACIA .

HOSPIT?,ALAR‘ f

/ / / Regional PR

Regional SC

20/03/2021 Regional RS

Online

Balneario Camboria - SC

Associados Sbrafh: Gratuito
Nao associados: Profissional R$80,00 | Estudante R$40,00
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DE FANRMACIA
HOSRITALAR Regional PR
20/03/2021 Regional SC
Online Regional RS

Balnedrio Camboria - SC

y/// Programacao Qgaisaul

08:15h / Abertura
08:30h / Gestdo Hospitalar e Liderancga
Flaviano Feu Ventorim - Diretor Executivo - Grupo Hospitalar Nossa Senhora das Gragas (PR)

09:10h / Terapia Génica
Raphael Boiati - Farmacéutico (SP)

09:50h / Intervalo

10:05h / Sedagdo e analgesia em adultos criticos - Unido Quimica
Ana Claudia Monteiro Braga - Farmacéutica - Hospital Sao Vicente de Paulo (RS)

11:05h / Hemodialise em terapia intensiva
Giselle Calovi Pratini - Farmacéutica - Hospital Moinhos de Vento (RS)

11:45h / Desenvolvimento de medicamentos no Brasil: Desafios e oportunidades - Teuto Hospitalar
Rafael Fernandes Costa - Farmacéutico (MG)

12:30h / Almogo

12:30h / O papel do farmacéutico no Protocolo Gerenciado de Sepse - Simpdsio Satélite Astellas
Marinei Ricieri - Farmacéutica (PR)

Parte 2 da programacaol >
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® Dia 22 de margo

As 19h, o presidente da Casa Hunter e da Febrararas

(Federacéo Brasileira das Associacfes de Doencas Raras),

Antoine Dahe participou de uma live sobre a ampliacdo do Teste

do Pezinho. O evento foi transmitido a partir da pagina do Facebook

do Deputado Federal Dagoberto Nogueira - @dagobertonogueirams,
autor da PL 5043/2020, que prop0e novas regras para a triagem neonatal.

No dia seguinte o projeto recebeu aprovacao na Camara dos Deputados.
O documento segue agora para o Senado Federal para votacao.
Trata-se de um movimento historico, que envolveu a participacao de
inUmeras pessoas: Desde a criacdo da proposta pelo Dep. Dagoberto
Nogueira até a relatoria da Dep. Marina Santos Batista Dias.

[7179 Dagoberto

| TESTEDOPEZINHO , ¢
AMPLIADO 1{\' f

N

18H oe s
22/03 /

19" De Brasilia .

v —

Deputada Federal \\ ! 3
Marina Santos Batista Dias g
(SOLIDARIEDADE - PI)
Relatora do Projeto de Lei do Teste do Pezinho Ampliado.

Dra. Maria Terezinha de Oliveira Cardoso

Médica genética clinica e coordenadora de
genética na SES/DF

Antoine Daher (Toni) A( ,
Cientista politico Fundador e presidente da ¥

Casa Hunter, Presidente da Febrararas, {
Presidente da Casa dos Raros e membro da (

Comissao de Doengas Raras do Conselho
Federal de Medicina no Brasil.

Dr. Roberto Giugliani

Membro do HCPA da UFRGS e da
CASA DOS RARO:

Profa. Dra. Ana Maria Martins
Diretora do Centro de Referéncia em Erros
Inatos do Metabolismo, membro da
Sociedade Brasileira de Pediatria, Genética, N
Médica e da Triagem Neonatal e Erros Inatos

do Metabolismo. {

/
Helenice Duarte [ 1
Mae de Autista, ativista da causa e

integrante da Assomaqao PRODTEA. R n @dagobertonogueirams
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TERESINHA CARDOSO Ana Maria Martins

Marina Santos ‘ ' Roberto Giugliani - Antoine Daher |

TV CAMARA
A0 vivo

-
A Crpdete bagmes

DEP.DAGOBERTO NOGUEIRA |PDT - MS
dep.dagobertonogueiraacamaralegbr

SESSAO PLENARIA VIRTUAL

PROJETO AMPLIA DOENGAS DETECTADAS PELO TESTE DO PEZINHO
23/03/21 CAMARA.LEG.BR | 0800 0 619619

ROPOSTAS
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® Dia 22 de margo

EVENTO:
IEEPO — INTERCAMBIO INTERNACIONAL DE
EXPERIENCIAS COM ORGANIZACOES DE PACIENTES
DATA: 22 e 23.03.2021

Realizacdo: Roche

Representantes da Casa Hunter: Andreia Bessa e Ariadne

\\ .IIU'LHJ_LL\l "
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453 v *T A IEEPO 2021: Apri o de
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O Intercambio Internacional de Experiéncias
com OrganizacOes de Pacientes

O International Experience Exchange with Patient Organizations
(IEEPO) é hoje uma plataforma global de engajamento para

a comunidade de pacientes e outras partes interessadas em saude,
para co-criar e colaborar, e ser parceiros fortes com uma voz igual
no dialogo para transformar o futuro da satde em conjunto.

IEEPO é um evento verdadeiramente liderado pelo paciente.

Oferece uma oportunidade Unica de se unir como uma comunidade
para trocar experiéncias, encontrar inspiracdo e sair com ideias
praticas, significativas e acionaveis para melhorar a vida dos pacientes
e de suas familias. Essas ideias alimentam um dialogo continuo

entre a comunidade de pacientes, trabalhando para enfrentar

desafios e oportunidades conjuntas e definindo tangivelmente

o futuro da satude em conjunto.

O IEEPO ¢ patrocinado pela Roche e organizado em parceria
com lideres globais na defesa do paciente, entre eles a Casa Hunter.

Close & thank you . ﬁ

Sanja Njegic 13 * :%
Glabal Head of Patient Partnership "

61
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® Dia 23 de margo

Aula HPP

Horario: 10hrs - 11:20hrs

Pessoas Presentes: Ariadne, Amanda, Paola, Rosana, Rosangela,
Andreia, Barbara, Dra. Thaina e Emerson,

Assunto: Aula sobre a hipofosfatemia e discussao de uma possivel
parceria para aumentar a conscientizacao sobre HPP

Aula sobre hipofosfatasia (HPP)

doenca metabdlica sistémica, hereditéaria, rara, cronica e progressiva
causada por perda da funcdo da enzima fosfatase alcalina nao
especifica de tecido ou TNSALP (FAL) defeito na mineralizacéo dos
0SsSO0s por causa da baixa atividade da enzima, mutacéo de perda de
funcéo no gene ALPL que codifica a fosfatase alcalina.

classificada com base na idade de inicio dos sintomas'"

Classsagio 23 doenia 1£3de S0 ITGAte LLa( 33 G35 PITTIAIB L URS L WVimas

A evolugso dinica da HPP pode mudar so longo da vida do paciente'*
Novos sintomas podem surgir # qualiquer idade e podem piorer com o tempo "'

Manilesta¢ies dentirias sio frequentemente o primeira sinal/sintoma da HPP***

A avaliacdo e o diagndstico precoces da HPP sdo criticos'®
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Parceria para aumentar a conscientizacédo da HPP e facilitar o
diagnostico e tratamento rapido
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® Dia 24 de margo

Reunido - Cartilha de Vacinacéo

Horario: 14:30hrs - 15:15hrs

Pessoas presentes: Paola, Ariadne, Amanda, Amauri, Carol,

Vania, Thais.

Assunto: planejar a cartilha de vacinacao e estabelecer prazos

para 0 processo.

Criar uma cartilha que mobilize pais e maes a pensar no assunto

de vacinar os pacientes de doencas raras.

Uma pagina com relagao a vacinacao e doencas raras, uma ideia
geral das informacdes que precisam estar na cartilha (briefing).
Planejar e viabilizar orcamento, transformar em campanha nacional.
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MES DE
ABRIL

© Dia 01 de abril

Inicio da campanha de Hipertensao Arterial Pulmonar.

As terapias utilizadas para o tratamento da HAP sao relativamente
novas. O primeiro tratamento especifico para a doenca surgiu apenas
no final do século passado, nos anos 90. Desde meados da década
passada, no entanto, ha indicacédo da terapia combinada, envolvendo o
tratamento das multiplas fun¢des organicas responsaveis pela origem
da patologia (vias fisiopatoldgicas).

Desde entdo, a terapia combinada é recomendada para o tratamento
da HAP, evitando a progressao da doenca e elevando a qualidade de
vida do paciente.

HAP

Hipertensao
Arterial
Pulmonar

.DEPOIMENTO

Realizagao

CASA 2
HUNTER *.

Apoio

Sou Maritza Rodriguez, mé;\cié Lim
paciente e presidente da organizagé@_

<

FEBRARARAS
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Hipertensao
H AP Arterial
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Realizacdo Apoio
"o, ) Dr. Pedro Westphalen
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HAP

Hipertensao
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DEPOIMENTO

®
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Sabrina Marques
FEBRARARAS Paciente
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© Dia 06 de abril

Reunido com o ministro astronauta Marcos Pontes para discutir
avancos nos cuidados com pacientes de doencas raras!

Com as presencas do médico geneticista, cientista e professor
Roberto Giugliani, a deputada federal Carla Zambelli e, virtualmente,
do presidente da Casa Hunter e Febrararas, Antoine Daher.

Esteve em pauta o fortalecimento de vinculos para pesquisa,
desenvolvimento de medicamentos e tratamentos de doencas raras.
Trabalhando em conjunto com os setores que cuidam dos raros com
0 objetivo de encontrar as melhores solucdes para as dificuldades
gue esses pacientes enfrentam. O apoio do ministro Marcos Pontes,
além de muito importante, mostra que o Governo esta também
empenhado na causa.



https://www.facebook.com/astronauta.marcospontes/?__cft__%5b0%5d=AZV-AQ1LvILiICN_QpgOvUW7C8T7Ue_SPX5pMLtfpEU9IZc28ObrlZZgJs_TWYx2Tgc_c_a0C8kltPxKIS4y8DIvK5I3xYcQefGZ1s6dkhhpnjkmkQeLjo6z5kzl8gt9jDyk-DFk0mrNsWGDykoB9cvi&__tn__=kK-R
https://www.facebook.com/febrararas1/?__cft__%5b0%5d=AZV-AQ1LvILiICN_QpgOvUW7C8T7Ue_SPX5pMLtfpEU9IZc28ObrlZZgJs_TWYx2Tgc_c_a0C8kltPxKIS4y8DIvK5I3xYcQefGZ1s6dkhhpnjkmkQeLjo6z5kzl8gt9jDyk-DFk0mrNsWGDykoB9cvi&__tn__=kK-R
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® Dia 14 de abril

Reunido apresentacao da Casa dos raros a Santa Casa de Porto Alegre

Participantes:

Dr. Julio Matos Diretor Geral - Santa Casa / Dr. Antonio Kalil — Diretor
Médico e de Ensino e Pesquisa da UFCSPA / Santa Casa / Profa. Lucia
Campos Pellanda — Reitora Santa Casa / Profa. Jenifer Saffi- Vice-Reitora
Maria Elena Johannpeter - Santa Casa / Dr.Roberto Giugliani — IGPT e
Casa dos Raros / Antoine Daher — Presidente da Casa Hunter e Casa dos
Raros / Dra.Andreia Bessa — Advogada Casa Hunter e Casa dos Raros
Rodrigo Azambuja - Parceiros Voluntarios.

A proposta da reuniao foi apresentar o projeto da Casa dos Raros

para a equipe envolvida com a Santa Casa de Porto Alegre. Dr. Giugliani
abriu a apresentacao informando que aCasa dos Raros tem como
objetivo a Promocao da assisténcia integral, multidisciplinar e

qualificada as pessoas com doencas raras e seus familiares,

promover educacao etreinamento de profissionais de saude

nesta area, difundiro conhecimento sobre doencas raras para a
sociedade, bem como desenvolver projetos de pesquisae

programas de extensaona area.
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Doencas raras, sob um ponto de vista mais amplo, sdo consideradas
todas as condi¢cOes anormais, que envolvem danoou alteragao no
estado de salde que ndo sdo comuns, ou seja,que nao ocorrem

com frequéncia. Devido a sua raridade, estasdoencas sédo pouco
conhecidas e dificeis de serem diagnosticadas. Além disso,
caracterizam-se por serem, em sua maioria, graves, cronicas,
degenerativas, progressivas,reduzindo a expectativa de vida e
impondo a necessidade de um tratamento continuo (Boy & Schramm,
2010), tornando os pacientes e familiares social, econdmica

e psicologicamentevulnerareis (Souza et al., 2010).
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Segundo a grande maioria dos autores, a principal caracteristica que as diferencia
das demais doencas é a suabaixa prevaléncia. Segundo a Organizacdo Mundial da
Saude (OMS), considera-se doenca rara aquela que afeta até 65 pessoas em cada
100.000 individuos, ou seja, em média 1,3 pessoas para cada 2.000 individuos
(1/1540) (Federhen et al,2014). Atualmente sao conhecidas de 6.000 a 8.000 mil
doencas raras, sendo regularmente descritas novas condi¢besna literatura meédica
(Orphanet, 2014). Estas afetam uma parcela consideravel da populacdo mundial —
entre 6% e 8%, ou 420 milhdes a 560 milhdes de pessoas (Interfarma, 2014).Em
torno de 80% das doencas raras tém origem genética. O restante decorre de
formas raras de infeccOes bacterianas e virais, alergias, cancer ou causas
degenerativas. A maioriadas doencas raras (75%) se manifesta no inicio da vida, e
estas contribuem significativamente para a morbimortalidadenos primeiros 18 anos
de vida.

Prestar assisténcia adequada aos pacientes com doencas rarassignifica abordar de
forma eficiente as principais facetas do problema: manejo adequado
multidisciplinar por um lado, e acesso a tratamentos de alta complexidade, por
outro. Na pratica, esse bindbmio requer a organizacdo de uma rede de servi¢cos que
mescle atendimento de baixa complexidade com procedimentos e tratamentos
sofisticados, que possam trazerum diagndstico preciso e precoce e o melhor manejo
disponivel para cada condicdo. Para tanto, é necessario reunir profissionais
habilitados e instalacbes com as condi¢cdes apropriadas, dificeis de encontrar nos
grandes centros de atencdo meédica, que necessariamente tém que concentrar sua
atencao e seus recursos materiais e humanos nas doencas maisfrequentes.

QUANTAS PESSOAS SAO
AFETADAS POR DOENCAS RARAS ?

v 3,482 - 5,910/ 100,000 habitantes’ (3,5 - 6.0 %)
v 262.9 - 446.2 milhdes afetados no mundo' (7.5 billion)

v’ 17.8 - 30.3 milhdes afetados na Unido Europeia’

v 7.3-12.4 milhdes afetados no Brasil?

1. Nguengang Wakap et al, Eur J Human Genet 2019
2. Calculated with data fr \g Wakap et al, 2019, estimat
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DESAFIQOS E PERSPECTIVAS
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Atualmente no Brasil ainda existem poucos servicos de referencia em doencas
raras ja reconhecidos pela PNAIPDR, eos que foram designados tem dificuldades
de oferecer o atendimento em funcédo das dificuldades logisticas e burocréaticas
gue limitam o encaminhamento dos pacientes paraatendimento.

Para enfrentar essas dificuldades, a Casa dos Raros se colocar como um centro de
referéncia ndo-governamental integralmente dedicado as doencas raras, que visa
executar projetos de atendimento de pacientes, treinamento de profissionais e
educacao da comunidade, sendo ainda um centro de informacdo e difusdo do
conhecimento.

Para exercer suas atividades e ser plenamente acessivel a comunidade,
superando eventuais limitagcbes do sistema publico de saude,a Casa dos Raros
pretende angariar recursos publicos e privados, de modo a estar aberta a qualquer
paciente que dela necessite e poder prestar o atendimento apropriado para cada
condicdo. Isso se dara atraves da execucao direta de projetos, programas ou planos
de acbes, da doacao de recursosfisicos, humanos e financeiros, ou prestacdo de
servicos intermediarios de apoio a outras organizacdes sem fins lucrativos e a
orgdos do setor publico que atuam em areas afins, bem como assisténcia
multidisciplinar por uma equipe especializada e qualificada, tanto aos pacientes
como aos seus familiares, atingindo uma abrangéncia regional e nacional para
essas doencas.

O diagnéstico preciso e precoce, bem com a avaliacdo dos pacientes e familiares
por uma equipe multiprofissional composta por meédicos de diferentes
especialidades e outros profissionais de saude (nutricionista, odontologista,
terapeutas ocupacionais, fisioterapeuta, psicélogos, enfermeiros, assistente social,
dentre outros), € importante para o0 adequado acompanhamento e tratamento das
manifestacbes da doenca em diversos 6rgaos e sistemas. Além disso, contribui
para definir as estratégias globais de manejo mais adequados para cada situacao e
para melhores resultados terapéuticos, podendo mudar, ou pelo menosmelhorar, a
histéria natural da doenca.

A Casa dos Raros estd proposta como o primeiro de uma série de centros
semelhantes a serem implantados em todos o pais, que irdo constituir uma rede
interligada de atendimento integral as pessoas com doencas raras.
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CASA DOS RAROS:
UM PROJETO PARA O BRASIL

Roberto Giugliani (IGPT)
&

Antoine Daher (CASA HUNTER)

Abril/2021

UM PROJETO PARA O BRASIL

¥ Rede "CASA DOS RAROS"
¥ Unidade PORTO ALEGRE
¥ Inauguragdo Q1 2022
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Reuniao apresentacdo da Casa Dos Raros para a equipe da
Universidade Federal de Minas Gerais.

Participantes:

Sr. Antoine Daher - presidente da Casa Hunter e da Casa dos

Raros, Dr. Roberto Giugliani - Prof. Titular Departamento de Genética
da UFRGS, Coordenador do INCT de Genética Médica Populacional
e Co-Fundador da Casa dos Raros, Dra. Andreia Bessa — advogada,
Valdomiro Silva - diretor da Casa Hunter, Sandro Silva - voluntéario da
Casa Hunter em Minas Gerais,Silvana Eugenia dos Santos
Foureaux (Secretaria daReitoria da UFMG), Mauricio Freire — UFMG
Zelia Lobato — UFMG, Alessandro Moreira — UFMG.

Pauta: Apresentacao do Projeto Casa dos Raros — Proposta deParceria

A proposta da reunido foi apresentar o projeto da Casa dos Raros para
aDirecédo da Universidade Federal de Minas Gerais.Dr. Giugliani abriu a
apresentacao informando que a Casa dosRaros tem como objetivo a
Promocdao da assisténcia integral,multidisciplinar e qualificada as pessoas
com doencas rarase seus familiares, promover educacao e treinamento de
profissionais de saude nesta area, difundir o conhecimento sobre doencas
raras para a sociedade, bem como desenvolver projetos de pesquisa e
programas de extensao na area.
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POSSIVEIS INTERFACES
CASA DOS RAROS X UFMG

Assisténcia ambulatorial na CDR

Apoio para pacientes que necessitam internacéo / procedinmiie

Exames disponiveis x ndo disponiveis na CDR
Ensino Graduagéo e Pés-Graduagao

Pesquisa Experimental, Pesquisa Aplicada e Pesquisa Clinica

Doencas raras, sob um ponto de vista mais amplo, sao consideradas todas as
condicbes anormais, que envolvem danoou alteracédo no estado de saude que néo
Sao comuns, ou seja,que nao ocorrem com frequéncia. Devido a sua raridade, estas
doencas sdo pouco conhecidas e dificeis de serem diagnosticadas. Além disso,
caracterizam-se por serem, em sua maioria, graves, crbnicas, degenerativas,
progressivas, reduzindo a expectativa de vida e impondo a necessidade de um
tratamento continuo (Boy & Schramm, 2010), tornando os pacientes e familiares
social, econdmica e psicologicamentevulnerareis (Souza et al., 2010).

Segundo a grande maioria dos autores, a principal caracteristica que as diferencia
das demais doencas é a suabaixa prevaléncia. Segundo a Organizacdo Mundial da
Saude (OMS), considera-se doenca rara aquela que afeta até 65 pessoas em cada
100.000 individuos, ou seja, em média 1,3 pessoas para cada 2.000 individuos
(1/1540) (Federhen et al,2014). Atualmente sao conhecidas de 6.000 a 8.000 mil
doencas raras, sendo regularmente descritas novas condi¢cbesna literatura médica
(Orphanet, 2014). Estas afetam uma parcela consideravel da populacdo mundial —
entre 6% e 8%, ou 420 milhdes a 560 milhdes de pessoas (Interfarma, 2014).Em
torno de 80% das doencas raras tém origem genética. O restante decorre de
formas raras de infeccbes bacterianas e virais, alergias, cancer ou causas
degenerativas. A maioria das doencas raras (75%) se manifesta no inicio da vida, e
estas contribuem significativamente para a morbimortalidade nos primeiros 18 anos
de vida.
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DESAFIOS E PERSPECTIVAS

v FALTA DE CONHECIMENTO
v' Aumentar o nimero de médicos geneticistas? \/ X

g "
v" Aumentar o alcance dos profissinais e clinicas especialfiEEii, s

TELEMEDICINA APPs DEDICADOS
&

pinttps://www Klara.com/blog/essential-guide-telemedicine

Prestar assisténcia adequada aos pacientes com doencas rarassignifica abordar de
forma eficiente as principais facetas do problema: manejo adequado
multidisciplinar por um lado, e acesso a tratamentos de alta complexidade, por
outro. Na pratica, esse bindbmio requer a organizacdo de uma rede de servi¢cos que
mescle atendimento de baixa complexidade com procedimentos e tratamentos
sofisticados, que possam trazerum diagndstico preciso e precoce e o melhor manejo
disponivel para cada condicdo. Para tanto, é necessario reunir profissionais
habilitados e instalacbes com as condi¢cdes apropriadas, dificeis de encontrar
nos grandes centros de atencdo medica, que necessariamente tém que concentrar
sua atencao e seus recursos materiais e humanos nas doencas mais frequentes.

DESAFIOS E PERSPECTIVAS

v NECESSIDADE DE TREINAMENTO DE PROFISSIONAIS
v Médicos Geneticistas, Pediatras, Aconselhadores Gen
v Orientagao remota para equipes locais (email, telefone
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Atualmente no Brasil ainda existem poucos servicos de referéncia em doencas
raras ja reconhecidos pela PNAIPDR, eos que foram designados tem dificuldades
de oferecer o atendimento em fun¢éo das dificuldades logisticas e burocraticas que
limitam o0 encaminhamento dos pacientes paraatendimento.

Para enfrentar essas dificuldades, a Casa dos Raros se colocar como um centro
de referéncia nao-governamental integralmente dedicado as doencas raras, que
visa executar projetos de atendimento de pacientes, treinamento de profissionais e
educacdo da comunidade, sendo ainda um centro de informacédo e difusdo do
conhecimento.

Para exercer suas atividades e ser plenamente acessivel a comunidade,
superando eventuais limitagcdes do sistema publico de saude,a Casa dos Raros
pretende angariar recursos publicos e privados, de modo a estar aberta a qualquer
paciente que dela necessite e poder prestar o atendimento apropriado paracada
condicdo. Isso se dara através da execucdao direta de projetos, programas ou planos
de acdes, da doacédo de recursosfisicos, humanos e financeiros, ou prestacédo de
servigos intermediarios de apoio a outras organizacdes sem fins lucrativos e a
orgdos do setor publico que atuam em areas afins, bem como assisténcia
multidisciplinar por uma equipe especializada e qualificada, tanto aos pacientes
como aos seus familiares, atingindo uma abrangéncia regional e nacional para
essas doencas.

DESAFIOS E PERSPECTIVAS

v CENTROS DE REFERENCIA PARA DIAGNOSTICO E MAJ;
v Programa de Doengas Nao-Diagnosticadas
v Centros Especializados em Diagnéstico e Tratamento

Nt Adndiagnosed. hms. harvard.edu/ fotografias do arquivo do apresentador, obtidas com consentimento
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O diagndstico preciso e precoce, bem com a avaliagcdo dos pacientes e familiares
por uma equipe multiprofissional composta por médicos de diferentes
especialidades e outros profissionais de saude (nutricionista, odontologista,
terapeutas ocupacionais, fisioterapeuta, psicélogos, enfermeiros, assistente social,
dentre outros), € importante para 0 adequado acompanhamento e tratamento das
manifestacdes da doencga em diversos 6rgéaos e sistemas.

Alémdisso, contribui para definir as estratégias globais de manejo mais adequados
para cada situacdo e para melhores resultados terapéuticos, podendo mudar, ou
pelo menosmelhorar, a histéria natural da doenca.

A Casa dos Raros estd proposta como o primeiro de uma série de centros
semelhantes a serem implantados em todos o pais, que irdo constituir uma rede
interligada de atendimento integral as pessoas com doencgas raras.

CASA™
HUNTER
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© Dia 26 de abril

Webinar Contexto & Desafios com o objetivo de discutir o cenario

da Hipertensao Arterial Pulmonar (HAP), uma patologia rara, crénica
e progressiva, que afeta 0os vasos sanguineos da circulacdo pulmonar.
Entre os participantes, médicos, especialistas em saude publica e
pacientes e Antoine Daher presidente da Casa Hunter e Febrararas.

Entre os temas abordados:

- Disponibilizacdo do Tratamento e Garantia de Acesso;

- Importancia da Terapia Combinada na HAP;

- Papel da Frente Parlamentar de Doencas Pulmonares Graves.

peiingl WEBINAR
Arterial

Pumonar - 26.04 AS 19HS

Antoine Daher Dra. Gisela Meyer Dr. Pedro Westphalen
Presidente da Casa Hunter e da Cardiologista - Chefe do Centro Médico e parlamentar. Criador da
Febrararas - Federagao Brasileira de Hipertensao Pulmonar da Frente Parlamentar de Doengas

das Associacoes de Doencas Raras Santa Casa de Porto Alegre Pulmonares Graves

CONTEXTO
& DESAFIOS
Eliane Cortez Dra. Sabrina Marques de Carvalho e
Especialista em Salde Paciente de HAP Youtube
Plblica Cursa Especializagdo em Casa Hunter
Cardiologia Pediatrica na Santa
Casa de Misericérdia de Sao Paulo
Patrocinio Realizacao Apoio
: 3

N— % )
PHARMACEUTICAL COMPANIES OF CASA &
janssen )’ | Gohmacmafohmeen HUNTER®..  ooremanac
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© Dia 29 de abril

Gracas a um esforgo coletivo, que envolveu a sociedade civil,
através da Federacao Brasileira das Associacdes de Doencas
Raras (Febrararas), e as liderancas do Senado Federal, foi
aprovado projeto de Lei 5043, que amplia o Teste do Pezinho.

A nova lei vai permitir o crescimento do nimero de doencas raras
rastreadas na Triagem Neonatal, permitindo a identificacéo de
diversos tipos de patologias.

Um dia histérico para a causa das doencas raras!

Na foto, o Deputado Federal Dagoberto Nogueira, autor do projeto
de lei, acompanha a votacédo no Senado Federal.
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Daqui a pouco comec¢a a votacao do
Teste do Pezinho Ampliado no Senado Federal.
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MES DE
MAIO

® Dia 03 de maio

O més de maio entrou para a histdria da Casa Hunter como um dos mais ricos em
atividades! Ao todo, foram quatro programagdes consecutivas, que mobilizaram
especialistas, pacientes e toda comunidade dos raros.

Il FORUM DE ASMA GRAVE

Foram trés dias de muita informacao, reflexdes e trocas de ideias nas webinars sobre
Asma Grave no Canal do YouTube da Casa Hunter!

Asma grave, é a forma mais agressiva da doenca inflamatéria cronica das vias aéreas.
Segundo a Sociedade Brasileira de Pneumologia e Tisiologia, cerca de 10 a 15% dos
pacientes com asma grave nao conseguem controlar a doenca com medicamentos

convencionais, que sdo mais eficazes aqueles que apresentam os tipos leve e
moderado.

WEBlNAR Il FORUM DE

03 de maio as 18:30 ASMAGRAVE
ASMA & COVID

APRENDIZADOS E DESAFIOS HERDADOS DA PANDEMIA

080936

DRA MARIA DR CELSO SRA ROSEMARI SR BRUNNO CAMILA SROUGI
ENEDINA CARVALHO HAAK TIEGES EDUARDO Mediadora
SQUARCIALUPI Fisioterapeuta e Paciente de Paciente de
Médica Educador Fisico Asma Grave Asma Grave
Pneumologista

Patrocinio Realizacdo
LY CASA™-?. m Ass0QAGHO AASKERA OF
@ SANOFI AstraZeneca HONTER MRS

Apoio
WiTl7,

K ‘o N S
@ PROAR 3% BraSA ;=CD§
; ASSOBRAFIR ~ *wr

AsTand



https://www.minhavida.com.br/saude/temas/asma-grave
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Il FORUM DE
ASMA GRAVE

EXPLORANDO NOVOS
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Q) sincan

Patrocinio Apoio
ock S i
SANOFI AstraZeneca PROAR

ar e ASMA & COVID
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APRENDIZADOS E DESAFIOS
HERDADOS DA PANDEMIA

© Dia 04 de maio

WEBlNAR Il FORUM DE

04 de maio as 18:30 ARFLS INEAVE

EXPLORANDO NOVOS ARES

O QUE HA DE NOVO?

DESAFIOS E CONQUISTAS EM ASMA GRAVE

(oh

A

o
DR. JOSE EDUARDO  DR. LUCIANO SRA. VANIA SR. ALEXSANDRO CAMILA SROUGI
CANCADO GROHS UBAID
Pneumologista Pneumologista

RAMALHO Mediadora
Paciente de Asma Paciente de
Moderada Asma Moderada

Patrocinio Realizagdo

K 4 GoSA RENR GRAVE
@‘ SANOFI AstraZeneca i @
Apoio

NITI
STy,

Glg,

2

PROAR
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FEBRARARAS
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Il FORUM DE
ASMA GRAVE
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Patrocinio Apoio -
O QUE HA DE NOVO?

v Ly J I\ : ) H D . ) =

0 A Y DESAFIOS E CONQUISTAS
@’ SANOFI AstraZeneca ® PR St I P = X, EM ASMA GRAVE

© Dia 05 de maio

WEB|NAR Il FORUM DE
05 de maio as 18:30 Q?':ﬁ‘ff‘!fs
A VOZ DO PACIENTE

CONTRIBUICOES PROPORCIONADAS PELA TROCA

PACIENTE E ACADEMIA
DRA. SUMAYA DR. RAFAEL DRA. MARIA RAISSA CAMILA SROUGI
AFIF STELMACH ANGELA CIPRIANO Mediadora
Advogada Pneumologista MOREIRA M3e de paciente
Pneumologista e Presidente
da Asbag
Patrocinio Realizacdo
3 Y 4 Gt @) wsvir e
@“‘ SANOFI AstraZeneca HUNTER
Apoio

F PROAR  +"%BraSA

AsTum®

Glo,

FEBRARARAS
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Patrocinio Apoio
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© Dia 04 de maio

SEMANA DE LUPUS

A Casa Hunter promoveu de 04 a 10 de maio a “Semana de Lupus” com diversos
conteudos e informacdes sobre a patologia.

LUpus € uma doenca autoimune que pode causar inflamacdes e dores em diversas
partes do corpo. As areas mais afetadas sao a pele, articulacdes e 6rgaos internos
como o coragao e rim. Uma doenca autoimune acontece guando nosso sistema de
defesa, o sistema autoimune, ataca tecidos saudaveis do corpo

Em um paciente com lUpus, os anticorpos produzidos pelo sistema imunoldgico néao
conseguem distinguir um tecido saudavel de um invasor no organismo. E, por isso,
atacam os tecidos saudaveis do individuo. Estes anticorpos causam inflamacéo, dor e
danos em diferentes areas do corpo.

CASA;% ' i
HUNTER *..

EM FOCO

Semana do

Lupus

Entre os dias 04 e 10 de maio, conteudos
especiais sobre a doenca.

NAO PERCA!

-

Patrocmio@

Realizacdo : . Apoio
CASA “es2.. e
HUNTER ~....

FEBRARARAS
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© Dia 07 de maio

Dr. Odirlei Andre Monticielo, chefe do Servico de Remautologia do
Hospital das Clinicas de Porto Alegre, foi um de nossos convidados
da Semana do Lupus. Dia 7 de maio, as 18h30m no canal do Youtube
da Casa Hunter, ele apresentou uma aula sobre a patologia, uma
doenca rara e ainda desconhecida para muitas pessoas.

Serr'lana do SG&?ER :
Lupus EM FOCG

3 youTusE
CASA HUNTER

Patrocinio Realizacdo Apoio
2 SK CASA }
- HUNTER

Liapus discoide
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A Organizacdo Mundial da Saude (OMS) reconhece o dia 10 de maio
como o Dia Mundial do Lupus. Esta webinar da Casa Hunter teve como
objetivo ampliar o conhecimento sobre a patologia, o diagnéstico precoce
e o tratamento, uma doenca inflamatdria crénica, de origem autoimune.

Semana do CASA™
HUNTER

Lupus WEBINAR &vroco

VAMOS FALAR 10/05 - 18:30
SOBRE LUPUS?

Dr. Edgard Reis

Médico Reumatologista, Prof. Adjunto da
Discipling de Reumatologia da Escola
Paulista de Medicina (EPM/Unifesp) e
(oord. da Comissao de Lupus da Soc.

Jane Andrade Sinimbu
Psicologa Clinica
tspeaalista em Psicologia da

Satde e Hospitalar
Brasileira de Reumatologia
Dra. MénicaR A
Vasconcellos

Priscila Belchior

Médica do Dep. de Dermatologia da

Paciente e jornal
Escola Paulista de Medicina - Unifesp N S -

Dra. Cristina Chahestian
Paciente de Lupus e Cirurgiad Yascular - Cooed

do Servico de Cirurgia Yascular e do Prog. de u YOUTUBE
Resigéncia Médica em Cirurgia Vascular do CASA HUNTER

Hosp. Mandaqui

Patrocinio Realizagdo : "'.. Apoio
SA “eedio (3

HUNTER *... FEBRARARAS
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Lapus pode causar inflamacdes e dores em diversas partes do corpo.
As areas mais afetadas sdo a pele, articulacdes e 6rgaos internos como
0 coracao e rim. Uma doenca que acontece quando nosso sistema de
defesa, o sistema autoimune, ataca tecidos saudaveis do corpo. Este
foi o tema dos debates realizados neste encontro no dia 10 de maio no

canal do Youtube da Casa Hunter.

Vamos falar

Semana do Lupus ' sobre Lupus? CASA:

EM FOCO

Realizacdo Apoio
CAS <

A
HUNTER

Patrocinio@
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© Dia 10 de maio

Tem inicio a semana de divulgacao e conscientizacdo das
Mucopolissacaridoses, a MPS Week.

: Resizacio  Apol

L

Farmachutioon < g ....‘ é
BIOMARIN @hr=e=nxei0 sigilon dtrogen\?( fioNrt. L

therapevtics
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®© Dia 11 de maio

PERSIGA

CASA™ ..
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casahunter.org.br

‘ otima
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Pelo segundo ano consecutivo, a Casa Hunter
levou a campanha

"Persiga os Sinais" para as ruas de S&o Paulo, a
maior metropole

brasileira. A iniciativa, que envolve empresas que
trabalham na

divulgacéo, pesquisa e producao de medicamentos
para as

Mucopolissacaridoses, conta com a adesao de
associacoes de

pacientes em todo mundo.

Abaixo temos alguns registros da equipe da Casa
Hunter nos cartazes

gue foram espalhados pelas ruas da capital
paulista, entre os dias

11 e 17 deste més. Essa campanha conta com a
parceira da empresa

OtimaOOH.

PERSIGA S
0S SINAIS

. 5  PORMIM,PORVOCE PORELES.

15 DE MAIO
XA TNTERNACIONAL DE
COMSCIENTIZACAD DAS MPS
MUCOPOLISSACARIDOSES

FPERSIGAORSINAS
#MPSAYZARENESS
FMFSDAY

ﬁ"ma

casabunter.oeg.be
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| PERSTGA
0S SINAIS

PORMIM, PORVOCE, PORELES.

15 DE MAIO

DIA INTERNA DF
CONSCIENT O DAS VP

MUCOPOLISSACARIDOSES

CASA™:
HUNTER

casahunter.org.br

AS MPS

A
DOSES

ASA” ,;
rcfumER

casahunter.org.b¢
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| PERSTGA 9
0S SINAIS

PORMIM, PORVOCE, POR ELES.

15 DE MAIO

PERSIGA
0S SINAIS

PORMIM, POR VOCE, PORELES.

15 DE MAIO

DI INTERNACIONAL DE
CONSCIENTIZACAO DAS MPS
MUCOPOLISSACARIDOSES

#PERSIGACSSINAIS
#MPSAWARENESS
HMPSDAY

&ﬁﬁ%ﬁ:

casahunter.org.br
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®© Dia 12 de maio

Médicos, geneticistas, profissionais da area da saude, da Anvisa

e Conepi participaram de dois grandes encontros dentro da

MPS Week!

Mucopolissacaridose (MPS) € uma doenca genética hereditaria
causada por erros inatos do metabolismo que levam a falta ou
deficiéncia da atividade de determinadas enzimas, que sdo substancias
gue participam de muitas reacfes quimicas no NOSSO organismo,
mantendo-nos vivos e com saude.

u;wkﬁdumwm
12/05 as 18:30

O que vem depois do diagndstico? Esta pergunta

deu inicio ao primeiro webinar da MPS Week, que
ﬁ @ a ‘ discutiu a necessidade de construcdo de um
documento especifico para os pacientes e seus

nu.nnln- mm

P iee ok u—n— Dias f 1 I 1
Oeﬂellc DIWWM Numwoﬁ unakdi a.ml Iares-
clinens de Forto Funduorda LatM
Alegre (HCPA) - Lite Sciences i
O QR RRren
Patrocinio
% (Takedan Realizacdo  Apoio

2R o b

)
BIOMARIN @rse=nxeo Sigilon ulrogeny(  @iet %

MPS y Guia de Manejo - O que vem depois do diagnéstico? CASAE
/ — .

EM FOCb

L
Li
_—

T /’

/

Patrocinio
% ﬁkzda) Realizacdo  Apoio

o
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®© Dia 14 de maio

Webinar “Pesquisas Clinicas no Brasil Conheca os estudos
em desenvolvimento para MPS”. Mais uma grande live na
MPS Week!

‘WEBINAR

‘4/05 as 18:30 D XY R5rer

@3

Dr. Roberto Giugliani Dra. Ana Maria Martins m Martins Alves
Médk:ﬂ Oeoellci ista da UFRCSedo  Geneticista, Coord, do Centro

de Sousa
Consultor da OMS e de Ref. em Erros Inatos do Coord. de Pesquisa Cllmca
Membvo da Acad. Bras, de Ciéncias Metabolismo (CREIM/SP) Mcdlcanunws e Pmd

& 5 &

Ooofd da Com!sslo Ntdoml de Puﬂdcnn da Casl Hunter e

Etica em Pesquisa (Conep) da Fe c!lnkal n«-aveh(umndmn
Patrocinio -)L
7\ @ Realizacdo  Apoio
chdo s
=L " ‘)
BIOMARIN @r=e=nxBi0 Slgl|0n UhrOg\,._.w fiONter b

MPS Pesquisas Clinicas no Brasil %
2./ Conheca os estudos em desenvolvimento para MPS E':Ga/T\E‘ -

EM FOCO

Patroc\mo-)L 9

7N ﬁzﬁrda) Realizacdo  Apoio
Jcn do bt
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BIOMARIN @r=s=nxea  Sigilon ultrageny fibNnes '-b
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© Dia 13 de maio
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Dentro das atividades de conscientizacdo do Dia Mundial da MPS,
Antoine Daher, Presidente da Casa Hunter e Febrararas (Federagcao
Brasileira das Associacdes de Doencas Raras) participou do webinar
organizado pela Sociedade Brasileira de Pediatria, junto com o Dr. Salmo
Raskin, Presidente do Departamento Cientifico de Genética Clinica

da SBP e Dra. Ana Maria Martins, Diretora do Centro de Referéncia

em Erros Inatos do Metabolismo, o encontro teve o objetivo de discutir

a jornada do paciente com MPS II.

I WEBMEETING

A JORNADA
DO PACIENTE
COM MPS I
(SINDROME
DE HUNTER)

ACESSO AO WEBMEETING
www.sbp.com.br/lives

I

3 /
B i

Al A

Py
nh sociedade
%% brasileira
de pediatria

JCR do Brasil
Farmacéuticos

AO VIVO
QUINTA-FEIRA

13/5 « 19H30

MODERADOR

Dr. Salmo Raskin

Presidente do
Departamento
Cientifico de Genética
Clinica da SBP

DEBATEDORES

Dra. Ana Maria
Martins

Diretora do Centro de
Referéncia em Erros
Inatos do

Toni Daher
Presidente da Casa
Hunter e da
Federacao Brasileira
das Associagoes de
Doencas Raras



e ————————————————————————

CASA“-?. RELATORIO DE ATIVIDADES — 2021 ‘ 98
HUNTER

Qual o papel do pediatra na vida do paciente com mucopolissacaridose
tipo 11? A questdo norteou as discussdes do webmeeting realizado pela
Sociedade Brasileira de Pediatria. A palestra “A Jornada do Paciente com
MPS Il (sindrome de hunter)” contou com a moderacao do presidente do
Departamento Cientifico (DC) de Genética da SBP, dr. Salmo Raskin.

A Jornada do Paciente com MPS Il (Sindrome de Hunter)
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® Dia 15 de maio

RELATORIO DE ATIVIDADES - 2021

Aula da Dra. Dafne Horovitz, coordenadora Clinica do Dep. De
Genética do Instituto Fernandes Figueira, sobre mucopolissacaridoses.
A Casa Hunter preparou uma atividade especial para o Dia Internacional
de Conscientizagcéo das MPS!

R\
& | o

Celulas
transformadas

Aula
M pm?e%| 15/05 as 18:30

Mucopolissacaridoses

Dra.Dafne Horovitz

Coord. Clinica do
Departamento de Genética
Médica e Servico de Referéncia
em Doencas Raras - Instituto
Fernandes Figueira (Fiocruz)

u YOUTUBE
CASA HUNTER

Realizacdo  Apoio
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® Dia 17 de maio

17 de maio é lembrado em todo mundo como o Dia Mundial de
Conscientizacdo da Neurofibromatose, doenca rara causada por

uma alteracao no gene NF1.

A doenca pode atingir diferentes partes do corpo do paciente como

a pele, olhos, 0ssos, veias e nervos. Os sintomas geralmente aparecem
até os 10 anos de idade.

CASA* s
HUNTER .

EM FOCO

Ser_nana da
Neurofibromatose

Entre os dias 17 e 23 de maio, contetudos
especiais sobre a doenca.

NAO PERCA!

BR-12853 - Material destinado ao publico em geral. Maio de 2021.

Realizacao Apoio Q
AstraZeneca 2 Humsr'e """

FEBRARARAS




RELATORIO DE ATIVIDADES - 2021 ‘ 101

Aula do Dr. Victor Ferraz sobre Neurofibromatose. Essa
patologia faz com que o paciente desenvolva tumores ou

neurofibromas, nédulos que aparecem tanto na pele, quanto

sob a pele ou em érgaos do corpo. Em geral, sdo benignos,

mas em um numero reduzido de casos podem se tornar malignos.

Victor Ferraz

L
%e® ..

Semana da ﬁl’j\l%;ﬁ:«:’
Neurofibromatose EM FOCO

Dr. Victor Ferraz

Prof. Dr. do Depto de
Genética da Faculdade
de Medicina de
Ribeirdao Preto

USP RP).

D CASA HUNTER § )
Realizacao fv'//% ;_"-,. Apoio Q
AstraZeneca 2 fONGeR".

FEBRARARA S

BR-12848 - Material destinado ao publico em geral. Maio de 2021.

CASA™"
HUNTER




CASA®-5..
HUNTER ...

® Dia 20 de maio

No dia 20 de maio foi a vez da webinar sobre Neurofibromatose
Tipo 1, uma doenca genética rara de natureza autossémica dominante,

RELATORIO DE ATIVIDADES - 2021 ‘ 102

isto é, pode aparecer em diversas geracdes de uma mesma familia.
Ela atinge principalmente a pele e o sistema nervoso do paciente.

Além da participacdo de brilhantes pediatras, psicologa e um farmacéutico,
o moderador e Co-fundador da Casa Hunter Raphael Boiati, essa “roda
de conversa” contou com a participacao de uma paciente, Karina Rodini,

que trouxe seus conhecimentos e vivéncia na patologia.

Semana _da
Neurofibromatose

WEBINAR

Dra. Eliana Caran
Prof. adj. da Disc. de Especialidades do Dep.
Pediatria da Escola Paulista de Med. (Unifesp).
Médica Oncologista Pediatrica do
|OP/GRAACC/Unifesp

Rosangela Lira
Psicloga clinica formada pelo Centro
Universitdrio de Jodo Pessoa - PB

Realizacao

v

AstraZeneca

&

Dr. Luiz Guilherme Darrigo

Raphael Boiati (Moderador)
Farmacéutico. Diretor e co-fundador da

CASA -
20/05 HUNTER .

ve,

LY L
Qo.

et
°

As18:30 EMFOCO

(asa Hunter,

CASA’
HUNTE
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Karina Rodini
MD PhD. Dr.em Pediatria pela Fac. de Med.da USP Auxiliar Administrativo
Ribeirdo Preto. Médico Assist. do Dep. Pediatria do Paciente

HCRP. Prof, da Fac. de Med. de Ribeirdo Preto (Unaerp).

Roda de conversa
com especialistas
e pacientes sobre
a NF1

B CASA HUNTER

Apoio
| 3

FEBRARARAS

BR-12846 - Material destinado ao publico em geral. Maio de 2021.
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Semana da

( Roda de conversa com especialistas
Neurofibromatose

e pacientes sobre a NF1 CASA"'--::'----

BR-12886 - Matenial destinado ao publico em geral Maio de 2021

Realizacao ; Ve, Apoio

AstraZeneca & ORiR -
Semana da SORGER S
Neurofibromatose EM FOCO

L

Karina Rﬁdﬁ'ﬂi

Y

Realizacdo A s Apoio \>
&) CASA™.:. e
AstraZeneca &£  HONTERwoo %
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© Dia 26 de maio

Histérico! Foi aprovado neste dia 26, em Brasilia, o Projeto de Lei 5043/2020,
gue amplia o Teste do Pezinho, permitindo a identificagcdo de novas

doencas raras.

A iniciativa envolveu a participacdo de varios parlamentares e teve

0 apoio da Federacao Brasileira de Doencas Raras (Febrararas).

Hoje, o Teste do Pezinho detecta apenas seis doencas.

Com a nova lei, 0 nimero sera expandido para 53 patologias de

forma escalonada.

A esperancga agora vem
acompanhada de novidade!

Aprovado Ampliagcao do
Teste do Pezinho

¢

FEBRARARAS
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MES DE
JUNHO

® Dia 04 de junho

Ainda celebrando a ampliacéo do Teste do Pezinho, a Federacao das
AssociacOes de Doencas Raras (Febrararas) promoveu em seu canal do
Youtube a Live Teste do Pezinho Ampliado, para discutir quais séo os
desafios a frente.

Estiveram reunidos: o autor e a relatora do Projeto (Dep. Dagoberto

Nogueira e Dep. Marina Santos), Romulo Marques (Febrararas) representantes
do Ministério da Saude e a vice-presidente da Frente Parlamentar de Doencas
Raras, Carla Zambelli. Antoine Daher, presidente da Febrararas e da Casa
Hunter, participou do encontro ao lado da jornalista Camila Srougi, que

mediou o debate.
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FEBRARARAS

Dir. do Depto de Acoes
Programaticas Estratégicas
DAPES Minist. da Saude

Jorge Dagoberto Marina
Kajuru Nogueira Santos
Senador Deputado Federal Deputada Federal

Relator do Projeto
de Lei no Senado Federal

Antoine Camila
Daher Srougi
Deputada Federal Presidente da Febrararas Jornalista
Vice-presidente da Frente e da Casa Hunter Mediadora
Parlamentar de Doencas Raras
.
04/ 06 Assista no YouTube

sexta as 19h

I Romulo Hd'qut"i

*

I Camila Srougi @

Teste do

Anténio Maira Batista Fabiano
Rodrigues Botelho Romanholo
Braga Neto Ferreira

Diretora do Departamento de
Atencao Especializada e
Tematica - DAET/SAES/MS

Autor do Projeto de Lei na
Céamara dos Deputados

RELATORIO DE ATIVIDADES - 2021 ‘ 106

Pezinho Ampliado

Proximos passos

Coord Substituto da Coord. Geral
de Sangue e Hemoderivados
CGSH/DAET/MS

Relatora do Projeto na Camara
dos Deputados

da Febrararas °

Fabiano Ferreira

Dr. Antonic

Braga | MS
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® Dia 06 de junho

Uma grande vitéria a ser celebrada! Apds muitos anos de luta foi
sancionada a Lei n°® 14.154, que amplia para 53 o numero de doencas
rastreadas pelo Teste do Pezinho oferecido pelo Sistema Unico de
Saude (SUS). Essa ampliacédo ocorrera de forma escalonada e cabera ao
Ministério da Saude estabelecer os prazos para implementacao de cada
etapa do processo. Essa campanha contou com a parceria da empresa
Otima, publicidade veiculada em diversos pontos de 6nibus da cidade de
Séao Paulo.

Dia Nacional do
TESTE DO PEZINHO
6 DE JUNHO

s

UM SONHO QUE VIROU REALIDADE
APROVADA AMPLIACAO DO
TESTE DO PEZINHO

-

Apoio

S



https://www.facebook.com/OtimaOOH/?__cft__%5b0%5d=AZUwVXrBtWMEy_rxJJZwnj2WxS0uVrI03tvo4oD6XD686H0maupM092v6Mr-oMXJIhY9m5-ex-Ii-XmUQjuJ7BqNnUsarcmNTbVBce_LYMgrd7BTp4qhCRAC0uKjqpmPxbP2tpy7GPOIneR7xhP5KvvhV6o87rZPhw0DVf9Ntw9vLuNKLrFChU3YcMs885Yyt_I&__tn__=kK-R
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Realizacao
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Com a parceria da SMPED - Secretaria Municipal da Pessoa com Deficiéncia,
a campanha esteve também em todos os relégios da cidade lembrando essa data tdo
importante para a saude brasileira.

8 00 naciona |
i’ TESTE DO ?EIIE'



https://www.facebook.com/SMPEDSP/?__cft__%5b0%5d=AZVuLuXTXi7RZMiFiUGA5awgoe4s-nPM1RnJOgBE5HBwkbiIn8s5cvEJ7WZcaNAX4oso5RnQ5shoLlBeD1OerB7ZJcl6jT2J71RTjYPCr8BweG2_Zjzb-D6n5qi1HrDG-nP7NRDdIwNkm0rFhPjB-eLhJh-g51quPv2aW4G2b8J1LW5EFBC0HtKhb2yaFwlAN7A&__tn__=kK-R
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®© Dia08dejunho

Antoine Daher, presidente da Casa Hunter e da Febrararas, participou da
live: "Ampliacdo do Teste do Pezinho - Diagnosticando Doencas Raras".
O evento foi uma iniciativa da Secretaria Municipal da Pessoa com

Deficiéncia de Sao Paulo (SMPED) e contou com a participacéo da
Secretaria Silvia Grecco.

fLivesy]
SMPED M ATiv4 7

AMPLIACGAO DO TESTE DO PEZINHO
DIAGNOSTICANDO DOENCAS RARAS

Terca-feira 08 m as 19h

D § &

SILVIA GRECCO MAHIAN( PINOYTI ‘ ANTOINE DAMER
ecretdria Municipal d A esidente da Casa Hunte

DRA AYNEN[ FRANCA JUUANA TRIGO

TS 0 o
°/inclusaosp — 123 ‘
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® Dia 09 de junho

Inicio da campanha do Dia Mundial de Conscientizacdo da Doenca

de Batten. A patologia manifesta-se na infancia, ja com problemas
neurodegenerativos, sendo que os primeiros sintomas aparecem cedo,
0 que reduz a chance de sobrevida.

Ainda desconhecida da maioria das pessoas, a Doenca de Batten

leva muitas vezes as familias dos pacientes a uma longa jornada

em busca do diagnaéstico.

09 de Junho
Al /

DIA MUNDIAL DE CONSCIENTIZAGAO
DA DOENCA DE BATTEN

Voceé ja ouviu falar da Doenga de Batten?

Também conhecida pelo nome de
Lipofuscinose Ceroide Neuronal (LCN), essa
doenga genética rara e progressiva pode
levar uma crianga a perder todas as suas
capacidades cognitivas em uma década.

Realizacao : . Apoio
CASA Q

HUNTER < FEBRARARAS
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A Casa Hunter vai promoveu um webinar sobre a Doenca de Batten,
também conhecida como Lipofuscinose Ceroide Neuronal (LCN).

O evento contou com o apoio da Federacao Brasileira das Associacdes
de Doencas Raras (Febrararas) e da Associacao Niemman-Pick Brasil

& Batten (ANPB).

WEBINAR .

41 B

10 de Junho
as 18:30

DOENCA DE BATTEN - DESAFIOS & CONQUISTAS

Dra. Carolina Fishinger Dra. Emilia Katiane
Geneticista Embirugu
Hospital das Clinicas de Neuropediatra do Servigo
Porto Alegre (HCPA) de Genética Médica
(HUPES/UFBA) e Singular

Medicina de Precisao

u YOUTUBE CASAHUNTER

Realizacao

CASA*s+..r
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Rejane Sant'Ana Machado  Maria Laura Lauxmann
Presidente da ANPB Mae de Paciente com
Associagao Doenga de Batten/LCN
Niemman-Pick Brasil & (Argentina)

Batten

Apoio

Q 8

FEBRARARAS
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VW1 L4 DOENGA DE BATTEN - DESAFIOS & CONQUISTAS

- -

Realizacdo Apoio
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No Dia Mundial da Doenca de Batten (09 de Junho), a Casa Hunter
recebeu depoimentos de mées brasileiras e de outros paises da

Ameérica Latina. Cremilda Sena da Silva, a Tuca, mée da Isabela Cristina,
em sua narrativa, recorda o aparecimento dos primeiros sintomas,

a dificuldade de encontrar um diagnostico e a luta pelo acesso

ao tratamento.

DOENCA DE BATTEN

Realizacao Apoio
CASA ™7 : B
HUNTER L =
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A argentina Florencia Cerda Escudero € mae de Martinez Alex.
Ela compartilhou conosco a histéria de seu pequeno guerreiro
gue tem a Doenca de Batten.

DOENCA DE BATTEN

Realizacao Apoio '\

CASA : " B
HUNTER J : B
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Rejane Machado, presidente da Associacdo Niemann-Pick e

Batten Brasil (ANPB). Em seu depoimento, Rejane fala sobre

essa grave e ainda desconhecida patologia e as dificuldades
enfrentadas pelos pacientes e familiares na busca do diagnastico.
"Devastador" foi a palavra, segundo a presidente da ANPB, que
melhor define o cenario da Doenca de Batten. Em tom emocionado,
ela falou da necessidade de politicas publicas necessarias para a
manutencéo da qualidade de vida de pacientes e familiares.

DEPOIMENTO

DOENCA DE BATTEN

Presidente da Assocuacao

'Nnemann Pick'e Batten Brasil 2 .

Realizacao : Apoio
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® Dia 12 de junho

Joahanna Pérez e seu filho Lucas, paciente da Doenca de Batten,

sao paraguaios, mas moram na Argentina devido as melhores condi¢des
de tratamento para 0 menino.

Em seu depoimento, enviado no Dia Mundial de Conscientizacao da

Doenca de Batten (09/06), ela contou os desafios enfrentados pelo filho
e 0s cuidados médicos que vem recebendo.

DOENGCA DE BATTEN

Joahanna Pérez
Mae de paciente

Realizacao Apoio
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® Dia 13 dejunho

Sandra Gongalves mora com seu filho no interior da Bahia.
Em seu depoimento, enviado para a Casa Hunter, ela conta
gue o primeiro sintoma da Doenca de Batten que surgiu em
seu filho foi uma convulséo aos 3 anos de idade.

A partir dai, iniciou-se uma sofrida batalha em busca do
diagnéstico, onde foi observado em menos de um ano a perda
de diversas habilidades da crianca.

DOENGCA DE BATTEN

Sandra Gongalves
Mae de paciente

Realizacao Apoio

CASA " B/ \DEE
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® Dia 23 dejunho

Dia Internacional da Sindrome de Dravet, Kelly e Talita, maes de pacientes,
nos enviaram seus videos contando suas historias.

Oi pessoal! Méu nome Kelly! Meu
nome é Alice e téenho 8 anos. A gente
vai falar sobre @ Sindrome de Dravet.

r A Sindrome de Dravet (SD) é uma doenca

|| genética rara, progressiva e incapacitante,
também conhecida como epilepsia
mioclénica grave da infancia. A doenca
tem como caracteristicas défices
cognitivos, problemas motores e autismo.
Confundida com convulsdes febris, a
Sindrome de Dravet caracteriza-se por
uma epilepsia de dificil controle, com
deteriorac&o cognitiva e motora. As
manifestagdes ocorrem no primeiro ano
de vida, podendo ocorrer multiplas
convuls@es por dia, seja durante o sono
ou quando a crianga estiver acordada.
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Estima-se que a Sindrome de Dravet tenha uma prevaléncia

de 1 a cada 20 mil nascimentos, com maior incidéncia no sexo
masculino. O acompanhamento de um paciente com Sindrome

de Dravet € permanente e para toda a vida. Atualmente ndo existe
cura para a doenca.

A maior parte dos casos desta sindrome genética esta relacionada

a mutacdes no gene SCN1A, que impedem a producédo da proteina
responsavel pela construcédo dos canais de sddio nos neurdnios

e o correto funcionamento cerebral. Demais casos estéo relacionados
a alteracdes em outros genes.

Oi pessoal! Eu sou Pedrinho e eu sou a Talita.
E nés estamos aqui para lembrar que dia 23
de junho é o dia internacional da sindrome de

.
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Dia 23 também foi o dia de Conscientizacdo sobre o Raquitismo Hipofosfatémico
Ligado ao X.

A hipofosfatemia ligada ao cromossomo X, também conhecida como XLH, é uma
doenca que afeta os ossos, musculos e dentes, devido a perda excessiva de fosfato
pela urina, o que resulta em niveis baixos de fésforo no sangue.

Embora alguns possam pensar que a XLH € uma doenca que ocorre somente durante
a infancia, adultos com XLH continuam a apresentar os sintomas crénicos da doenca.

23 de junho

Dia de Conscientizacao sobre Raquitismo
Hipofosfatémico Ligado ao X (XLH)

Rafaeli e Leticia

Recebemos os depoimentos da
Rafaeli, mae da Leticia, e da Natalia,
mae da Cecilia, criangas portadoras do
XLH. Elas contaram um pouco de suas
histérias e batalhas diarias. As duas
maes criam conteudos sobre a
patologia na internet para auxiliar
outras familias sobre os mais diversos
assuntos, o canal chama-se “Mundo
XLH”.
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® Dia 24 dejunho

A Federacéao Brasileira das Associa¢cdes de Doencas Raras (Febrararas)
Reuniu em uma Live os idealizadores do Projeto-modelo para a implantacao
da nova Lei do Teste do Pezinho.

A Lei 14.154, sancionada no ultimo dia 26/05, amplia o numero de

doencas rastreadas nos recém-nascidos e faz parte do Programa

Nacional de Triagem Neonatal (PNTN). Antoine Daher Presidente da

Casa Hunter e Febrararas participou do encontro transmitido pelo Yputube.

Dr. Roberto Giugliani

Médico Geneticista da UFRGS e do
HCPA, Consultor da OMS e
Membro da Acad. Bras. de Ciéncias

Teste do Pezinho
Ampliado no SUS:
Projeto-modelo do Rio
Grande do Sul antecipa
implantacao

. a
residente da Car
inter e Febrararas Presidonte da 26
24/06 Prof* Livre Docente FMUSP
Assista no YouTube °
1 9:00 da Febrararas

Teste do Pezinho Ampliado no SUS:
Projeto-modelo do Rio Grande do Sul antecipa implantacao
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® Dia 26 de junho

Antoine Daher, presidente da Casa Hunter e da Febrararas, participou, das 16 as 18h,
do workshop "Doencas Raras: advogando em meio a pandemia” seu tema foi
Advocacy no cenario brasileiro. A inscricdo para o evento foi gratuita.

WORKSHOP

Doencas Raras: Junho
16h &% 18h

advogando em meio a pandemia

Temos o prazer de convida-lo(a) para participar conosco!
Agenda
Viemos para Somar

Nao espere por milagres

faca um - historia pessoal

Advocacy no cenario global

Perguntas & Respostas

:

Advocacy no cenario

brasileiro

Perguntas & Respostas

Covid-19 e o Paciente Raro

Perguntas & Respostas

Mesa: casos de sucesso

de comunicacao digital

Engajamento: site e blogs

Relacionamento: redes

sociais e webinars

Conteudo: qualificado

conhiavel e independente

Amicus
— Therapeutics
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® Dia 28 de junho

No Dia Nacional de Conscientizac&o da Doenca de Pompe, a

Casa Hunter promoveu uma live sobre a experiéncia médico-paciente.
Entre os convidados para o evento estava o médico geneticista Juan
Llerena, o paciente Thiago Sampaio, e a fisioterapeuta Fernanda Batista.

LI V EEBELE

DIA NACIONAL DE CONSCIENTIZAGAO 1 8 :30

VIVENDO COM POMPE o
UM OLHAR MEDICO-PACIENTE  Ouieres

;¥
e

Juan Llerena

Médico Geneticista pe

Coord. Centro de Genética Médica Membro Conselho Cientifico da ABraPompe
Inst. Fernandes Figueira Vice-diretora AAME / Coord. Hunter Movel

Fernanda Batista
Resp./

Patrocinio Realizacdo $ "% Apoio
i °
Y J CASA 3
FEBRARARAS

ASA .
SANOFI HUNTER *.

VIVENDO COM POMPE
V DE conselentizache UM OLHAR MEDICO-PACIENTE
m :

Patrocinio Realizagdo b Apoio
Y CASA™+5..s (3
HUNTER ... FEBRARARAS

SANOFI
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® Dia 29 dejunho

Ainda pelo dia Nacional de Conscientizacdo da Doenca de Pompe

a casa Hunter divulgou em suas midias sociais o "Primeiro Encontro Pompe
Brasil", com a participacdo do Dr. Juan Llerena, médico geneticista do
Instituto Fernandes Figueira.

Entre os convidados que contribuiram com a discusséo estava o médico

e paciente de Pompe, Dr. Welton Correia Alves, fundador da Associagcao
Brasileira de Pompe, a AbraPompe.

e e Participantes:
Primeiro Encontro P
Pompe Brasil 1 R

Bate-papo com o especialista

Dr. Juan L'erena Jr BN Crivia Tavares, mae de
Francisco Curty Barbosa Tavares,
Médico Geneticista do 3 anos de idade e paciente da
Instituto Fernandes Figueira - Dasnca de Pompa
FioCruz/RJ R P

Natalla Helena Lopes, mae de

Pietro Lopes Campos, 9 anos

de idade e paciente da

Doenca de Pompe.

- -
29 06 as 1 9 O encontro serad mediado pela
Icaro Midia, representada por

Thiago Kneipp.
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MES DE
JULHO

® Dial2dejulho

A Casa Hunter anuncia a 62 Edicdo do Cenério Brasileiro das

Doencas Raras.

Em 24 de setembro, sera um dia repleto de informac¢des, novidades

e importantes discuss6es com convidados internacionais.

Esse ano, o evento sera hibrido, com traducao simultanea (portugués/inglés).

O Cenario das

no Brasil
24 de setembro de 2021
Sao Paulo
Platinum Ouro
AXLEXION
Prata o B Bronze
BIOMARIN T3 oo - - & Pfizer
novo nordisk” G —
SANOFI GENZYVE B U, NOVARTIS DAsA | GeneOne %&&REEENXEM
Realizacdo . Apoio

o o728, B -
SONTER \} Yoz P IBRAVS 3£§§§_4!35 {7 SBAM
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®© Dia 20 dejulho

De 20 a 24 de julho, com o apoio da Febrararas e da Associacao
Brasileira de Hematologia, Hemoterapia e Terapia Celular (ABHH)
a Casa Hunter promoveu a Semana de Castleman, grupo de
enfermidades raras que causam aumento dos linfonodos (ganglios
linfaticos) e varios sintomas, publicando diversos conteudos

relacionados a doenca.

Semana de

CASTLEMAN

20 a 24 de julho

Live, entrevista exclusiva e posts
informativos sobre a patologia

NAO PERCA!

Realizacdo Apoio

ASA™. 's) ABLIL
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(%;\\ Casa Hunter
;/,,) Publicado por Wilson Sardinha @ - 20 de julho 3s 09:49 - Q

O que € doenca de Castleman?

A Doenca de Catleman € um grupo de enfermidades raras gue causam aumento dos linfonodos
(ganglios linfaticos) e varios sintomas. Os linfonodos sdo pequenas estruturas do corpo que
funcionam como filtros para substancias nocivas, sendo parte do sistema de defesa do
organismo.

A doenca é classificada de acordo com o numero de linfonodos aumentados. Quando ha
linfonodos aumentados em uma Unica regido do corpo, a Doenca de Castleman é chamada de
Unicéntrica (DCU). Quando ha varias regides do corpo com linfonodos aumentados, a Doencga de
Castleman € chamada Multicéntrica (DCM).

Na Doenca de Castleman Multicéntrica sao identificados dois subtipos, de acordo com a origem
da patologia: os casos de MDC associados ao Herpesvirus Humano tipo 8 (HHV-8) e os de origem
desconhecida, chamados de HHV-8 Negativo ou DCM Idiopatica (DCMi).

Febrararas

ABHH
@curecastleman
@dr_marcelobellesso
@hematoin

A GUErGR ® Claseifnde e
BOOID0 COM @ NUMOTO da
Wrfsnodeon aumentacdon
Quandie na hndonocoy
BUNEMAGOS SrT LM U e
regite o cooa 2 Doence de >
Castharnan ¢ chamada de
Unkartrics (DCU)L Quanda ha 3
it s 30 Lo Cam Nt Downige Oe Cavtarman - /
Bt aumesiacdos, & Muticntnce sho et icsdes p
OH"V‘;':'“CZW 'uxm GO SUBAIDOS, 08 FCOTo COM &
- cham, uitiedrerce [DCM) orgem da patcfOgin 8 CIs0s

funconem coma filtros pors

I Amc S Rkl vas, A8 :"“":“““"‘:w.

peite O ustema de Solen ’>

4V &) @ 06 de ongerm
et s Bescnnhecida, chamnivs de
,, - V-8 '::g&n::u DoMm P
Kb [F 9 o AL e w AM LI
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® Dia 21 dejulho

Antoine Daher, presidente da Casa Hunter e Febrararas participou
da Live “Saude na Roda”. Os debates sobre o tema “Desafios das

doencas raras na saude suplementar”, aconteceram coma participacao
de Gabriela Tannus e Gustavo San Martin.

Sagde na
RGDA
: AO VIVO
21 DE JULHO AS17:00 0 ©

Live sobre os "Desafios das doencas
raras na saude suplementar"

R (%) B

(‘.\}
ANTOINE SOUHEIL GABRIELA TANNUS GUSTAVO SAN
DAHER ISPOR - International MARTIN

FEBRARARAS Society of Pharmacoeconomcis

AME e CDD
and Outcome Research

CPD | ®Biogen
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® Dia 21 dejulho

Depoimentos de pacientes e familiares também fizeram parte

dos conteudos publicados na Semana de Castleman.

Ana Beatriz tem a patologia na forma Multicéntrica. Ela foi diagnosticada
na infancia e, desde o inicio, tem procurado lidar com a doenca de uma
forma positiva. Em seu depoimento, ela contou como leva a vida "o mais

normal possivel", apesar dos sintomas e efeitos relacionados a patologia
e ao tratamento.

semanadeCASTLEMAN

CASA*++f..
HUNTER *. .
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As 18h30m no canal do YouTube da Casa Hunter teve inicio a Live
“‘Desafios & Conquistas” dentro da Semana de Castleman.

Foi um encontro de especialistas onde o publico pdde participar fazendo

perguntas e comentarios!

Semana de

CASTLEMAN

5, el LA

s " %0\
o . - .
R L S

Marcelo Bellesso

LIVE

 Desafios & Conquistas

~ 22/07 as 18:30

Felipe D'Almeida Costa Antonio Brandio
Hematologista, Patologista do Médico Hematologista
Mestre em Ciéncias A.C.Camargo Cancer do Inst. Cancer do
pela FMUSP Center, Coord. Médico de Estado de SP
Gestor do Instituto Educagao da Patologia Especialista em
de Ensino e Pesquisa DASA, Dir. de Ensino da Hematologia e
Hemomed Sociedade Brasileira de Hemoterapia pela ABHH
Patologia
YOUTUBE Realizacdo Apoio
CASA HUNTER
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Ariadne Dias da Casa Hunter foi a mediadora do encontro com
a participacdo dos médicos especialistas Marcelo Bellesso,
Felipe D’Almeida Costa e Antonio Brand&o.

i L1V E Desafios & Conquistas

CASTLEMAN

Realizacdo Apoio

CASA .
HUNTER
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® Dia 22 dejulho

A Casa Hunter comecou a publicar pequenos flashes de participacoes
de convidados em versfes passadas do Cenario das Doencas Raras,

“Médicos, pesquisadores brasileiros e internacionais, 6rgaos regulatorios,

associacoes de pacientes, representantes do Governo e muito mais
nos esperam em 2021.

Para aquecer a espera, segue a participacédo da geneticista do Instituto da
Crianca (HC-FMUSP), Dra. Chong Ae Kim, no evento de 2019.”

™
CENARIO DAS DOENGAS RARAS 2019

A -

DRA. CHONG AE KIM
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® Dia 23 dejulho

No Dia Mundial de Conscientizacdo da Doenca de Castleman (23/07),
conhecemos David Fajgenbaum. Paciente, médico e pesquisador, um dos
maiores responsaveis pela investigacado desta patologia.

A entrevista exclusiva realizada pela Casa Hunter com o autor de
"Chasing my Cure", ja publicado em portugués com o titulo

"Em Busca da Minha Prépria Cura”.

Dia Mundial da 23/07
Doenca de Castleman | as 18:30

- \‘. ”
Entrevista com

David -
Fajgenbaum

Médico e pesquisador, ?
co-fundador e diretor-executivo -
da Castleman Disease

Collaborative Network (CDCN).

-

Y Realizacdo Apoio
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® Dia 25 dejulho

Mais um depoimento na Semana de Castleman, Josiane nos contou
sobre a doenca do pai e as dificuldades superadas.

Casa Hunter

Publicado por Wilson Sardinha @ - 25 de julho as 15:54 - @

Apods um AVC isquémico, José Mauricio apresentou diversos sintomas diferentes que chamaram a
atencdo dos médicos. Apods trés meses de internacao e diversos exames, finalmente uma médica
solicitou a verificacao dos linfonodos e a Doenca de Castleman foi identificada. Sua filha Josiane,
que o acompanhou em todo processo, também participa deste video. Juntos, relembram as
angustias vividas e declaram a esperanca no futuro. Nao deixe de conferir!

Febrararas

ABHH
@curecastleman
@dr_marcelobellesso
@hematoin

Semana chASTLEMAN
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® Dia 26 de julho

Antoine Daher e Ariadne Dias da Casa Hunter, participaram de

uma entrevista da Avrobio (Terapia Génica) . Eles compartilharam

seus conhecimentos sobre a vida com doencas raras no Brasil. Incluindo
diagndstico, acesso regional ao cuidado, acesso a tratamentos e pesquisa
clinica. Também falaram sobre os esforcos inovadores para agilizar

o cuidado com individuos que vivem com doencas raras.

v
A

g

—t——

L

AVROBIO

Our mission: Giving people with genetic
disease freedom for life
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® Dia 27 dejulho

Antoine Daher, presidente da Casa Hunter e Febrararas participou

da “Debra Talks”, série de lives promovidas pela Debra Brasil,
associacdo sem fins lucrativos focada na disseminacao de informacoes
e tratamentos sobre a Epidermolise Bolhosa. Na pauta do encontro,

os direitos e beneficios para as pessoas com doencas raras.

<> .
debra talks 2 Terca feira
20h as 21h

de Julho Instagram Debra

Apresenta

Direitos e Beneficios para as pessoas com
doengas raras

ANTOINE DAHER

Presidente da Febrararas

DRA. ROSALIE TORRELIO

Entrevistadora
Coordenadora Médica Debra Brasil

N v X deﬁ?g

@debrabrasilEB www.debrabrasil.com.br
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® Dia29dejulho

O flash agora foi do Dr. Roberto Giugliani no Cenario das Doencas
Raras em 2019. Expectativa para a nova edicdo do grande evento
a ser realizado em 24 de setembro de 2021.

Casa Hunter
Publicado por Wilson Sardinha @ - 29 de julho 35 09:02 - Q
@© A Sexta Edicdo do Cenario das Doencas Raras esta proxima! Coloque na agenda: 24/09!

> Médicos, pesquisadores brasileiros e internacionais, 6rgaos regulatorios, associacdes de
pacientes, representantes do Governo e muito mais.

& Relembrando momentos memoraveis das edi¢des anteriores, veremos agora a participacao do
Chefe do Servico de Genética do HC de Porto Alegre e professor titular do Departamento de
Genética da UFRS Dr. Roberto Giugliani no evento de 2019.

¢:... Ver mais

CENARIO DAS DOENGAS RARAS 2019

{
DR. ROBERTO GIUGLIANI 2@

—
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MES DE
AGOSTO

® Diall de agosto

Antoine Daher presidente da Casa Hunter e Febrararas e

Dr. Roberto Giugliani participaram de reunido com a administragéo
do Hospital Moinhos de Vento de Porto Alegre. O objetivo do
encontro foi uma futura possivel parceria com a Casa dos Raros,
projeto da Casa Hunter a ser inaugurado em breve na cidade gaucha.

P~

Roberto Giugliani rgiugliahiy S
.

12:47 | CONFIRMADO: Projeto Casa dos Raros (Reunido al...
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® Dia 13 de agosto

No Dia Mundial da Doac¢&o de Orgéos a Casa Hunter homenageou
uma grande parceira.

Dani Mello era paciente de Fibrose Cistica, dedicou sua vida

a luta pela conscientizacdo da importancia da doacao de 6rgaos.
Sempre alegre e carismatica, Dani era sucesso nas redes sociais.
Trazia esperanca e solidariedade em seus videos e conversas
com os seguidores.

JRIVP

PACIENTE DE FIBROSE GISTICA NA FILA DE TRANSPLANTE PULMONAR
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®© Dia 19 de agosto

Dando continuidade as acdes de divulgacao para “O Cenario das

Doencas Raras no Brasil”, no proximo dia 24 de setembro, comecaram

a ser exibidos pequenos depoimentos de convidados do evento em 2020.
Roseana Pimentel (foto), Presidente da Associacao Brasileira da Familias,
Amigos e Portadores da CCHS ou Sindrome de Ondine, falou da importancia
da realizacdo de encontros como o “Cenario” para a melhoria das condi¢des
de vida aos raros do Brasil.

"0 Cenério das Doencas Raras no Brasil 2020

F 3
L oS
Roseana Pimentel
AbraCCHS - Sindromeé'de Ondine
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® Dia 20 de agosto

1\

A variante Delta esta alastrando-se
no Brasil rapidamente.

o distanciamento social,
utilize dlcool em gel e

mascara N33 ou PFF2.

*Complete sua vacinacéo!

A casa Hunter apoiou e divulgou em suas midias, campanha de
alerta a populacdo em relacdo aos cuidados contra a variante Delta.
A acdo teve a participacdo da Febrararas, Global Action Institute,
CDRG Comissao de Doencas Raras e Graves do COMDEPA,
SBGM Sociedade Brasileira de Genética Médica e Gendmica e

a Camara Municipal de Porto Alegre.
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® Dia 24 de agosto

® (wrrin a

MARKET ACCESS

FORUM NUTRICIONAL PARA
ASSOCIACOES DE PACIENTES

24 de agosto as 19h15
forumnutricionaldanonenutricia.com

Moderador; Antoine Daher

19:15-19:20
Abertura

Cenario Advocacy Brasil
(Mobilizagdo para Consultas Publicas e Compliance)

Direitos dos pacientes: como podemos nos
fazer ouvir

Qual o papel das Associagdes de Pacientes
na criacao de uma Politica Nutricional

Marlene Oli
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"Forum Nutricional para Associacfes
de Pacientes".

Entre os temas programados para o
evento estavam os direitos dos
pacientes e o papel das associacdes
na construcdo de uma politica
nutricional.

Antoine Daher, presidente da Casa
Hunter e da Federacé&o Brasileira das
AssociacOes de Pacientes com
Doencas Raras (Febrararas), foi o
moderador do evento.

Foram abordados temas como
politicas Publicas, cenario Advocacy
Brasil, direitos dos pacientes e o papel
das associacdes de pacientes na
criacdo de uma politica nutricional.
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® Dia 26 de agosto

Gustavo Mendes Lima, Gerente Geral de Medicamentos e Produtos
Bioldgicos da Anvisa, colaborador direto no processo de avaliacdo das
vacinas na pandemia do Covid-19, também esteve presente no Cenario
das Doencas Raras no Brasil em 2020.

Em sua participacédo no evento, realizado poucos dias antes da declaracéo
da OMS da existéncia de uma pandemia, Gustavo comentou a importancia
da atuacéo das associacdes de pacientes no trabalho desenvolvido pela
agéncia regulatoria.




—

CASA“--* RELATORIO DE ATIVIDADES — 2021 ‘ 148
HUNTER

® Dia 26 de agosto

Reunido na Prefeitura de S&o Paulo sobre o terreno da Casa dos

Raros na cidade paulista. Estavam presentes Jodo Cury Neto (secretario
de relagdes institucionais), Valdomiro Silva (Casa Hunter), Antoine Daher
presidente da Casa Hunter, o Prefeito Ricardo Nunes, Dra. Ana Maria
Martins (IGEIM) e Paola Massari (Casa Hunter).

A primeira unidade do projeto “Casa dos Raros” esta sendo construida
na cidade de Porto Alegre, no Rio Grande do Sul, e a segunda vislumbra
a Cidade de S&o Paulo.
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Simpdsio de Assisténcia Farmacéutica e Farmacoeconomia —
SIMFAR. Férum realizado congregando os estados da regiao
sudeste, por meio de parcerias com as Secretarias Estaduais
de Saude do Espirito Santo, Minas Gerais e Sdo Paulo.

SIMPflSJ[I REGIONAL DE
ASSISTENCIA FARMACEUTICA

IV

25, 26 E 27 DE AGOSTO DE 2021

TEMA CENTRAL

@)

ARSUDED

20:50 - 21:50

Evento virtual

Evento teve como tema central a
atencao integral as pessoas com
doencas raras.

Foi uma oportunidade de trocar as
experiéncias entre os estados da regiao
sobre esta politica e a possibilidade de
benchmark e de superacéo dos
desafios. Além do tema central, também
foi discutido o financiamento do SUS,
modelos inovadores de acesso, PCDT
em doencas respiratorias, o tratamento

. do cancer, a nova lei de licitacdes,

imunoterapia, PCDT de doencas da
retina e glaucoma, dentre outras.

Antoine Daher participou do painel “A
Participacéo da Sociedade Civil na ATS em
Doencas Raras.

Painel: A Participagdo da Sociedade Civil na ATS em Doengas Raras
Prezidente: Lindemberg Assungio Costa — UFBAINAFF

Moderador: Helder Oliveira - HULIM

Papel das Sociedades Médicas

Palestrante: Renan Clara - SBOC

Papel da Sociedade de Pacientes

Falestrante: Antoine Souheil Daher — Casa Hunter

Papel dos Gestores das Secretanias Estaduaiz e Municipais de Saide

Palestrante: Alexandra Fidéncio — SESISP

Perguntas | Debate
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® Dia 26 de agosto

| SIMPOSIO REGIONAL DE
JASSISTENCIA FARMACEUTICA

AJTUIAMAM AETZR2A

AV _~
Lindemberg Assuncio [

Jans Bastos - SAF/SES1MG Antoine Daher - Casa Hunter

SIMPOSIO REGIONAL DE
ASSISTENCIA FARMACEUTICA

D}
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® Dia 27 de agosto

Antoine Daher, presidente da Casa Hunter e Febrararas, participou da abertura do
Programa de Educacdo Médica Continuada com Abordagem Pratica em Doencas
Raras Trataveis Direcionado a Residentes e Médicos de Mdltiplas Especialidades: O
IGEIM criou este programa educacional on-line com abordagem pratica sobre as
doencas raras trataveis no Brasil hoje, notadamente as doencas que tém tratamento
com registro na Anvisa e/ou PCDT. O curso é voltado ao residente de multiplas
especialidades e ao médico que tem interesse em se familiarizar ou se atualizar em
doencas raras.

Coordenacéo: Dr. Carlos Magliano (foto), médico, Profa. Dra. Ana Maria Martins (foto)
e sua equipe da UNIFESP compartilhando a experiéncia em Erros Inatos do
Metabolismo e outras Doencas Raras, contando com cerca de 20 profissionais
especialistas convidados. O curso tem como base a experiéncia clinica dos
profissionais, e ndo somente na literatura cientifica.

35

WEEUFY

> FIUDINTES | MIDICOS
Of MULTIPLAS E5PECIALID
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® Dia 27 de agosto

EEUN

instituto de genética e eros inatos do metabolismo

Programa de Educacdo Médica
Continuada com Abordagem Prética
em DOENGCAS RARAS TRATAVEIS
Direcionado a RESIDENTES E MEDICOS
DE MULTIPLAS ESPECIALIDADES

SIMPOSIOS 27 rcosto
2021

8 Simposios
com 16 méodulos ABERTURA

03 e 04 Aulas on-line as 10e 11

sextas-feiras,

10e 11 das 18h as 22h 24 ¢ 25

e aos sabados,
DEZEMBRO das 9h as 13h. SETEMBRO
2021 2021

05 e 06
22 c 23

NOVEMBRO
2021
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Capa da pagina do Facebook da Casa Hunter anunciando
e convidando para a 62 Edicdo do Cenario das Doencgas

Raras no Brasil, em 24 de setembro.

O Cenario das

DOENQAS RARAS 24 de setembro de 2021

Online direto de Sao Paulo

3 Horario: 9:00
no Brasil

Ouro Prata
o #exion PTC)

Evento gratuito

BiCMARIN %ﬁ

NOVD PRk
Bronze

3
@ SANOFL Gt B ) NOVARTIS
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MES DE
SETEMBRO

® Dia 02 de setembro

O més comeca com trazendo a lembranca de Bruno Abreu, Diretor de
Mercado e Assuntos Juridicos da Sindusfarma, quando falou sobre
incorporagao de novas tecnologias no “Cenario das Doengas Raras
no Brasil” em 2020. Entramos no més do evento em 2021.

SR. BRUNO'ABREU

DIRETOR DE MERCADOS E ASSUNTOS JURIDICOS DA SINDUSFARMA
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® Dia 02 de setembro

Antoine Daher, presidente da casa Hunter e Febrararas participou da 32 mesa de
debates do Forum de Terapias Avancadas — Gerando valor na jornada do paciente e
do sistema de saude da Sindusfarma. O tema abrangido foi “Como implementar
Modelos Inovadores no Mercado Publico.

O Forum reuniu especialistas e autoridades em 3 dias de debate, em 11 palestras e
mesas-redondas com especialistas nacionais e internacionais, parlamentares e
autoridades da area da Saude, o Forum discutiu propostas para a oferta sustentavel
de novas tecnologias no pais, nos dias 31/8, 1° e 2/9, em evento on-line realizado pelo
Sindusfarma, com apoio institucional da Interfarma.

(@ siNoUSFARMA

i de Terapias Avancadas

Gerand@
pacientens

9 =
o —

Geraldo Fontoura - Apresentador ' Temis Felix

N

Antoine Da’ . '~ASA HIINTFR)
11 =2 LIVE
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® Dia 02 de setembro

-~ & -

pu
o LIVE ) ;
rorum de Terapias Avangadas ) SINDUSFARMA

Arthur Mascarenhas

Gabi Tannus

* 15h50 - 16h35: 32 Mesa - Como Implementar Modelos Inovadores no Mercado Piiblico

=]
o

Temis Maria Felix, presidente da Sociedade Brasileira de Genética Médica e Gendmica

Augusto Guerra, Coordenador do Centro Colaborador do Sistema Unico de Saiide para Avaliacao
de Tecnologias em Saude da Universidade Federal de Minas Gerais

Antoine Daher, presidente da Federacao Brasileira das Associacoes de Doencas Raras
(Febrararas)

Lindemberg Assuncao Costa, presidente do Instituto Nacional de Assisténcia Farmacéutica e
Farmacoeconomia

Roberto Giugliani, coordenador do Instituto Nacional de Ciéncia e Tecnologia de Genética
Medica Populacional e professor do Departamento de Genetica da UFRGS

Renata Curi, especialista em Direito da Salude (Moderadora)
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® Dia 03 de setembro

Para aumentar a expectativa, uma das formas de divulgacdo do Cenério
das Doencas Raras no Brasil 2021 foi a publicacao diaria de cards dos
convidados do evento com um breve historico de suas atua¢cdes no
universo dos raros no pais.

Casa Hunter
Publicado por Instagram @ - 3 de setembro s 19:14  Instagram - @

@ Dr. Marcos Santos, presidente da Sociedade Brasileira de Auditoria Médica e Professor de
Bioética na Universidade de Brasilia € presenca confirmada
na 62 edicdo do "Cenario da Doencas Raras no Brasil",

Entre ja no site, veja a programacdo completa e faca a sua inscricdo. ... Ver mais

O Cenario das
DOENCAS RARAS SA;"--"'-
SGNTER

no Brasil

O Cenario das
DOENCAS RARAS

no Brasil
24 de setembro de 2021 [}

24 de setembro de 2021 S3o Paulo

Mesa 5: Sao Paulo
Acesso ao Tratamento: Um direito raro 1 purecinie
Matrum Oure
@ "©=m
Marcos Santos ata —~— ¢
Presidente da Sociedade VRN h_ i‘_{‘j \'."_‘".\ S rfirer BN e
h Brasileira de Auditoria Médica Sy 3 O sovanrs  @msoEnxmo  sgilen u& é
Inscreva-se [ e At jemes  Qesmmsemnones
[Erreate _é_ ') L + JULSTES o S8aN GOB
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Casa Hunter .
Publicado por Wilson Sardinha @ - 5 de setembro as 15:51 - Q

Advogada do 3° setor, Andreia Bessa atua na defesa de Direitos Humanos, na drea de assisténcia
judiciaria, com atencdo a saude e educacao. Ela participara da mesa 5 no Cenario das Doencas
Raras no Brasil falando sobre os direitos dos raros.

. Entre ja no site do evento e faca a sua inscri¢do para assistir online a "6a Edicdo do Cenario de
Doencas Raras”, sera no dia 24 de setembro.

@ Acesse o link: ... Ver mais

O Cenario das
DOENCAS RARAS ]
¥ e

no Brasil

O Cenario das
DOENCAS RARAS

5

24 de setembro de 2021 S30 Paulo

no Brasil
24 de setembro de 2021 )
S3do Paulo
Patrecinio
Andireia Se il Gy e PC)
a Bessa xione
Advogada do 3° setor - @
Mesa 5: s 1 Eoeas
Acesso ao Tratamento: Um direito raro N .h.. :b "-e-’-‘ Srfi m«%‘
1ANO# > U yovannis  @remEnxen  sgiion y_ é
e 1 =
=7 _L&_ 9 Qs (o SmAN GoR

Casa Hunter o
Publicado por Wilson Sardinha @ - 8 de setembro as 19:00 - Q@

&) Presidente do Sindusfarma (Sindicato da Industria de Produtos Farmacéuticos no Estado de
Séo Paulo) entidade fundada em 1933, Nelson Mussolini também estara presente na 62 Edicdo do
Cenaério das Doencas Raras a ser realizado no dia 24 de setembro.

@ Nao perca!

Faca parte vocé também. Envie sua pergunta para o e-mail eventos@casahunter.org.br,
mencionando seu nome completo.... Ver mais

O Cenirio das
DOENCAS RARAS T
ONTER

no Brasil

DOENCAS RARAS

24 de setembro de 2021 S3o Paulo %
no Brasil

Mesa 2: 24 de setembro de 2021 [}
Pregos x Valores dos Tratamentos Sao Paulo
para Doengas Raras -
Patenm Ours.
@ tesSer PR)
~ Nelson Mussolini e e,
e  Presidente executivo o _h,- d7 vl Dfie m‘ﬂ—f’:
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©® Dia 09 de setembro

Ariadne Dias representou a Casa Hunter no “Rare Diem Seizing Opportinities for Rare
Diseases in Emerging Markets.

O encontro reuniu pacientes com doencas raras, a comunidade médica, profissionais
da indastria farmacéutica, gerentes de defesa e representantes do governo com o
objetivo de analisar os avancos no cuidado e tratamento de doencas raras em
mercados emergentes; além de compartilhar os avancos na pesquisa e no acesso ao
mercado de tratamentos para esse tipo de doenca.

O tema da mesa de Ariadne foi “Derrubando Barreiras de acesso a tratamentos em
mercados emergentes.” As principais barreiras enfrentadas para melhorar o acesso a
tratamentos para doencas raras em mercados emergentes serao discutidas. Forme um
conselho consultivo para discutir este assunto no futuro.

analisar os avancos nos cuidat

A R E D I E M | doencas raras em mercados

Seizing Opportunities for Setores participan:
Rare Diseases in

Emerging Markets
IndUstria Farmacéutica

Comunidade Médica
8:00am PST, San Diego, CA [ 11:00am EST

10:00am MEX, COL, PER | 12:00 pm BR, ARG

Zoom - Virtual ~ Sep 9, 2021

O gosac ™ UCSanDiego

EXTENSION
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ARE DIEM

Seizing Opportunities for Virtual - Zoom 9 Sep 2021
Rare Diseases in
Emerging Markets

8:00am PST, San Diego, CA [ 11:00am EST [ 10:00am MEX, COL, PER | 12:00 pm BR, ARG

FARMACON : soteg 4 H' i
< > GLOBAL UCSan Diego imirum @ TRAVERE & % ciincierge Mendelics PTC
EXTENSION Wages Lo 1 / THerapeuTics A,

Participou da mesa Dr. Victor Zamora Mesia, ex-ministro da Saude do Peru.

K
} f ’ﬂ Scott Gray Maria de San M... Dr. José Torres

\ - "
Ariadne Dias (Casa Hunt... %2 Sara Tylosky h % Scott Gray % Maria de San Martin % Dr. José Torres Joeli Mansim

will Victor Zamera
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® Dia 15 de setembro

Inicio da campanha de divulgacéo da 22 edicdo do Projeto Respirar.

O més de setembro é conhecido mundialmente como um tempo reservado

a discussédo das doencas pulmonares. Pelo segundo ano consecutivo, a Casa
Hunter promoveu o Projeto Respirar!

Quatro dias de discussao sobre as doencas raras respiratorias.

De 27 a 30/09, sempre as 18h30m, especialistas e pacientes debateram

em lives no YouTube temas-chave como qualidade de vida, tratamentos

e novas tecnologias em saude.

LI
@

CASA™S..
HUNTER *. ..

SAVE THE DATE

2° EDICAO

R ESPIR
DE 27 A 30/09

Patrocinio Realizacao Apoio

™ A S W 9
& e '.A o i, ’k,. A ASSOCIACAD BRASREIRA DE
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®© Dia 21 de setembro

Na Radio Ame os Raros de Brasilia (DF), Antoine Daher, presidente da Casa
Hunter e Febrararas, teve um encontro com Italo Duarte para falar sobre o
universo das doencas raras no Brasil.

ACESSE: WWW.RADIOAMEOSRAROS.COM.BR

TEMA: @BM,EL\OS[R)JRSS)
O CENARIO DAS DOENCAS
RARAS NO BRASIL

Antoine Daher

Empresario libanés naturalizado
brasileiro Mestre em Ciéncias Politicas e
Administrativas Presidente da Febrararas
(Federagao Brasileira das Associagdes de

Doencas Raras) Membro da Camara
Técnica de Doencgas Raras do Conselho
Federal de Medicina no Brasil Presidente
da Casa dos Raros Pai de um filho raro

BRASILIA | DF

.-7erca 21/09 20H

Apresentacdo: @RADIOAMEOSRAROSOFICIAL

italo Duarte © (85) 9 8519 0306

[N 2
R W & 2F  Akalanto
FEDRANN —GFH luttrir s e Longevidade  suso

R A v,

¥ RSA

s reabilicare SPIRE
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A radio Ame os Raros (WEB) — A Voz da Inclusdo, tem o objetivo de dar visibilidade a
todos os raros, pais, médicos e defensores da causa, que na sua grande maioria das
vezes nao tem voz dentro da sociedade. O maior foco especifico é através da
programacao ao vivo diaria que fazem de segunda a sabado atraves da plataforma do
Instagram da Radio e da Radio Web para atingir o maior nimero de pessoas gerando
a conscientizacao sobre os raros e gerando a Incluséo.

(== radioameosrarosoficial, casa_hunt... YR\l Nk
' ern.eseguekrerk entrou

=
1 pabldcgrisor entrou

0 mariaceliaarn entrou

° mmdm12_ Agradecer aos nossos Patrocinadores

9 primoreiral975 entrou

@ ananda_lacerda, betosortes entraram

‘ betosortes Sensacional !!!!!!

@ vanessaassis771 entrou

" __wannessa.silvva__, barbaraboiati entraram

q abrapompe Boa noite

G silvanarosaserraras entrou

@ i.s.a_monarquista Casa Hunter @ @ @YYYY A A A

6) primoreira1975 Orgulho de vc Tony

radioameosrarosoficial - Fixaoo
Tema: O Cenério das Doencas Raras no Brasil -
@casa_hunter_oficial

©| V
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®© Dia 24 de setembro

Chegou um dos momentos mais importantes do ano para os raros!

A 62 edicao do “Cenario das Doencas Raras no Brasil”. Além de divulgar o tema
perante a sociedade, trata-se do maior ponto de encontro de pacientes e seus
familiares, reunidos com grandes especialistas em doencas raras do Brasil e do
exterior. Juntos eles debateram temas fundamentais, visando avancar de forma eficaz
na busca de melhorias para um universo tdo complexo.

O evento mobiliza cada vez mais pessoas, envolvendo também associa¢cdes, meio
académico, industria farmacéutica e 6rgaos reguladores. Didlogo propositivo e uniao
de forcas se destacaram na defesa dos direitos dos raros de todo o Pais.

) [
< A=A

O ‘-Cer.lério das
DOENCAS RARAS

no Brasil

24 de setembro de 2021
Sao Paulo
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Na abertura da 62 edicdo “Cenario das Doencas Raras no Brasil”, Antoine Daher,
presidente da Casa Hunter e da Febrararas, destacou o papel do evento na abertura
de novos dialogos e na formulacdo de propostas de politicas publicas. Além disso, a
Companhia “Sem Fronteiras” foi responsavel pelo momento mais emocionante neste
inicio de programacédo, com uma bela apresentacdo de danca protagonizada pela
dupla Fernanda Amaral, bailarina, coredgrafa e educadora, e Gabriel Sousa
Domingues, bailarino, professor e pesquisador que, devido a retinose pigmentar possuli
baixa visao.

O Cendrio das
DOENCAS RARAS

no Brasil
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A abertura da 62 edicdo do “Cenario das Doencgas Raras no Brasil” teve uma revelagao
gue impactara toda a comunidade de raros. Joao Cury, secretario executivo de
Relacbes Institucionais da Prefeitura de Sao Paulo, e a deputada federal por Sao
Paulo, Carla Zambelli, confirmaram pontos fundamentais para a construcéo do
primeiro hospital dedicado aos pacientes de doencas raras na capital paulista.

Cury confirmou a doacéao de terreno com 1.800 metros quadrados na Vila Mariana,
bem como o aporte de recursos do municipio para a construcéo. Paralelamente, Carla
Zambelli destinou recursos federais que ja somam mais de R$ 10 milhdes para esse
projeto que, certamente, beneficiara raros paulistas e de todo o Brasil.

CASA™7
HUNTER
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A primeira mesa, com o tema “Pesquisa Clinica: Participagao dos Pacientes e
Familiares na Aprovacao e Registro de Medicamentos”, trouxe diferentes olhares
sobre os desafios da pesquisa cientifica. O convidado internacional Lembit Rago
(CIOMS) apontou a necessidade de preparar os profissionais da saude em relacéo ao
desenvolvimento de produtos e da educacgao dos pacientes para melhorar sua
participacdo nas pesquisas clinicas. Ele destacou a Europa como exemplo nesse
sentido.

linica:
JA0 (ll)\ I);l("l(‘lllt'\ B |i.|llli|.|.|l'('\

agao ¢ Registro de Medicamentos
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A segunda mesa da 62 edicao do “Cenario das Doencas Raras no Brasil” colocou um
dos temas mais polémicos: “Precos X Valores dos Tratamentos para Doencas Raras”.
O debate contou com Pilar Dominguez (NICE/Reino Unido) que trouxe o exemplo do
Sistema Nacional de Saude britanico, com foco na questdo do custo e dos critérios das
agéncias reguladoras. O 6rgdo desenvolveu metodologia em que é feita uma escuta
em relacéo a tecnologia especializada, levando em consideragao quatro aspectos:
raridade da condicdo; impacto na qualidade de vida do paciente; auséncia de
tratamento para aquela condicéo; e custo e impacto no servico.

Precos x Valores dos Tratamentos para

Docncas Raras
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Em seu terceiro painel, “Resultado da Pesquisa Nacional dos Cuidadores Raros no
Brasil: O Impacto em Politicas Publicas. O debate teve como base o trabalho de um
ano realizado pela Casa Hunter, em parceria com AxiaBio e Febrararas, ouvindo mais
de 500 pessoas. Gabriela Tannus (Axia.Bio) apresentou 0os hiumeros compilados e
mostrou um cenario onde a inspiradora resiliéncia dos cuidadores se encontra com a
realidade dura e crua.

A grande maioria das cuidadoras e mulher e, normalmente, mae do paciente com
doenca rara. Os numeros mostram que a maior parte se dedica em tempo integral a
assisténcia. Alem do tempo, essa missado gera impacto na receita financeira, pois
muitas deixam de ter emprego formal e pedem demissédo. Mesmo sem o
reconhecimento pelo trabalho como cuidadora, grande parte luta para manter o animo
e a autoconfianca, mas sofrem com impactos na saude fisica e mental.



https://web.facebook.com/Axia.Bio/?__cft__%5b0%5d=AZVleqq5O3OsCl4JUHa_ZP11P3X1yxmKmkkJ2xUaKZEvsXr2-nj6NKZIvI2L10PzUGq1KpWhg0w0P6AK_E33Fah-leioOH9idqb9-t37pLTYzFeqRxKk0F0dmtCzNqiS9oz-jT3_EDM-pEwxJOweovKOIQZkR5dKqxV3QAHV7KVyZga1MUU2eCDRthkpI5_Kb4E&__tn__=kK-R
https://web.facebook.com/febrararas1/?__cft__%5b0%5d=AZVleqq5O3OsCl4JUHa_ZP11P3X1yxmKmkkJ2xUaKZEvsXr2-nj6NKZIvI2L10PzUGq1KpWhg0w0P6AK_E33Fah-leioOH9idqb9-t37pLTYzFeqRxKk0F0dmtCzNqiS9oz-jT3_EDM-pEwxJOweovKOIQZkR5dKqxV3QAHV7KVyZga1MUU2eCDRthkpI5_Kb4E&__tn__=kK-R
https://web.facebook.com/gabriela.tannus.9?__cft__%5b0%5d=AZVleqq5O3OsCl4JUHa_ZP11P3X1yxmKmkkJ2xUaKZEvsXr2-nj6NKZIvI2L10PzUGq1KpWhg0w0P6AK_E33Fah-leioOH9idqb9-t37pLTYzFeqRxKk0F0dmtCzNqiS9oz-jT3_EDM-pEwxJOweovKOIQZkR5dKqxV3QAHV7KVyZga1MUU2eCDRthkpI5_Kb4E&__tn__=-%5dK-R
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Os desafios para oferecer a integralidade na assisténcia aos raros nao podiam ficar
fora da programacéao da 62 edigao do “Cenario das Doengas Raras no Brasil”. O tema
do quarto painel do evento foi: “Centros de Atencéao Integral: cuidados Paliativos e
Abordagem Multidisciplinar”. Santusa Santana (Lit Health), mediadora do debate,
guestionou todos os convidados sobre como garantir a assisténcia integral aos raros.

Ana Maria Martins (CREIM/SP) destacou a necessidade de disciplina voltada as
doencas raras na academia. “Esse € um universo muito complexo que esta a margem
da formacao médica. E temos um gargalo se os médicos ndo conhecem e entendem
as doencas raras”. Ana Maria ressaltou ainda que somente o atendimento
multidisciplinar melhora a qualidade de vida dos pacientes. Adicionalmente, apontou o
sistema de regulacdo do SUS para os pacientes que precisam de tratamentos
especificos como obstaculo que atrasa a chegada deles aos centros de referéncia.
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Quando o tema é atencao integrada para os raros, é fundamental conhecer o
pensamento de Roberto Giugliani (Hospital de Clinicas de Porto Alegre e Instituto
Genética para Todos). Ela também participou do debate e adiantou o modelo de
exceléncia que sera oferecido na primeira Casa dos Raros, que entrara em atividade
na capital gaicha em 2022.

Para Giugliani, o tripé de assisténcia deve ser composto por diagnostico rapido e
atencao integrada, preparando o paciente para a continuidade de sua jornada em sua
localidade de origem, com plano de manejo da enfermidade e planejamento de
acompanhamento periédico no centro de referéncia, que precisa funcionar como elo
de ligacéo entre os diversos setores que podem atuar no atendimento aos pacientes
raros.

1O Brasu

Centros de Atencao Integral:
Cuidados Paliativos ¢ Abordagem
Multidisciplinar

I; o

v
» \o “,‘\ ’v,'



https://web.facebook.com/profrobertogiugliani/?__cft__%5b0%5d=AZV4aTPKkV6xx0WbkhZ9crPprva1QPIKPCFPwBXeZaFXckkLifiDdQyV6pokB8fxe5WJ_Xxy0G-aShXCVfmwvpq0D9UCE7QoAunQwyr881lauwDoy5Zo7zBuujDpkOcDz_BPmxShv9uPs5BrWpSzWhxWirzoKV37VLyG8haFaoicvbHZko6pBc6Q78URbcgsDmA&__tn__=kK-R
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A ultima mesa da 62 edicao do “Cenario das Doencas Raras no Brasil” teve o tema:
“Acesso ao Tratamento: Um Direito Raro”. A mediacao foi de Marcos Santos,
presidente da Sociedade Brasileira de Auditoria Médica, que foi incisivo logo no inicio
sobre a necessidade de conscientizagao sobre as doencas raras, por meio de
discussoes coletivas e propostas claras para assegurar o direito constitucional aos
tratamentos.

O Cenério das H
DOENCAS RARAS CASA
e HUNTER

6" edigao
D Cenario das
DOENGAS RARAS
0O ( na Brasil CASA °
DOENCAS RARAS HUNTER
no Brasil

Acesso ao Tratamento:

Um direito raro
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A bailarina e coreégrafa Deborah Colker, vo do Theo, um raro com Epidermalise
Bolhosa (EB), foi uma das convidadas da "6a Edicdo do Cenario Brasileiro de Doencas
Raras”. Em entrevista exclusiva para a Casa Hunter, Deborah Colker falou sobre a
descoberta da patologia, da convivéncia com uma doenca sem cura e de todas as
emocdes envolvidas nesta trajetoria.

A participacéo da coreografa no "Cenario Brasileiro de Doengas Raras" coincidiu com
a estreia do espetaculo "Cura", inspirado na experiéncia com uma doenca rara.

‘

companhia de danga
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A realizagao da 62 edicao do “Cenario das Doencas Raras no Brasil” foi motivo de
grande orgulho para toda a familia Casa Hunter. Temos uma série de motivos para
celebrarmos o sucesso do evento. Em 18 meses, foi 0 primeiro encontro, presencial,
de pessoas das mais diversas areas que respiram a causa dos raros no dia a dia.
Paralelamente, foi muito marcante a companhia de mais de mil pessoas na plataforma
online de transmisséo do evento. Sentimos o engajamento pulsante de todos, tanto no
local do evento quanto virtualmente. Prova disso foram os depoimentos emocionantes,
compartilhados no chat do evento por vozes que se fizeram presentes mesmo a
distancia. Vivenciamos um dia de compartilhamentos, trocas, percep¢cdes e emocoes.
O encontro abordou corajosamente todas as dificuldades, mas revelou boas noticias e
alimentou a esperanca e forca para lutar por dias cada vez melhores para os raros.
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© Dia 27 de setembro

2° EDICAO CASA™?...

RESPIR m HUNTES, Setembro é conhecido mundialmente com
, : um tempo reservado a discussao das

2 7/0 9 Qualidade de Vida nas Doencas Raras

Pulmonares - A importancia da abordagem  dO€Ngas pulmonares.
1 8 H 3 0 multidisciplinar no tratamento

Para participar deste movimento e propor
discussdes sobre as patologias raras

| e meoen  I€SpIratorias, a Casa Hunter promove
TEEEETENT TR mung RN desde 2020 0 Projeto Respirar!

O primeiro painel falou sobre “Qualidade
de Vida nas Doencas Raras Pulmonares —

Moderagao: Prof. Dra. Luana Youtube A H
ik "Souto Brros casatunter A Importancia da Abordagem
AT P es| F:’isaul’i‘zearcaépoe::: l;zr:ncas i H H
Rares & Terami Ghrics Multidisciplinar no tratamento.
Patrocinio Realizacao Apoio

Qfg:n A : CASA"*-::' ][‘* & ASSOAGAO SRASREWA BX Q
£ /) VERTEX HUNTER *. ) ° 0 ASMA GRAVE
B LaSSS b g IAAR-RS FEDRARARA

e Qualidade de Vida nas Doengas Raras Pulmonares . p
RESPIR u A importincia da abordagem multidisciplinar no tratamento Q'j VERTEX (i : Q Q s W
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No segundo dia do Projeto Respirar, em debate "Novas Terapias a Caminho para

Doencas Raras Pulmonares".

Entre os convidados para debater o tema estavam o geneticista Salmo Raskin, o
pneumologista Paulo Henrique Feitosa, o gerente da Anvisa Joao Batista Silva Jr. e a

paciente Jislaine Machado. Luana Souto Barros moderou o encontro,

"o

22 EDICAO CAS A
RESPIR HUNTER *....

28 /o 9 Novas Terapias a Caminho para
18:30 Doencas Raras Pulmonares

Dr. Salmo Raskin Dr. Paulo Henrique Feitosa Jodo Batista Silva Junior
Pres. Dep. Cientifico de Genética da Fellow pelo American College of Gerente Regulacdo Sanitaria de
Sociedade Brasileira de Pediatria/  Chest Physicians - Filadélfia/EUA/  Produtos do Sangue, Tecidos, Células
Dir. Centro de Aconselhamento e Chefe da Unidade de Pneumologia  para fins Terapéuticos e Produtos de
Laboratério Genetika do Hospital Regional da Asa Norte Terapias Avancadas (Anvisa)

islain had deracdo: Prof. Dra. Luana

Paciente com Hipertensao Souto Barros

Arterial Pulmonar (HAP) ha Fi;iotevapeuta com Youtube
mais de 14 anos especializagao em Doencgas Casa Hunter

Raras e Terapia Génica

Patrocinio Realizagao Apoio

3 A SO ¢
@ VERTEX SRR 0 o Qeies: |
A—— . IAAR-RS

2' EDICA " a IR [, -
RESPIR m Novas Terapias a Caminho para ti') “‘A”\ ) ; q’ Q.wu..‘

Doencas Raras Pulmonares
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© Dia 29 de setembro

2°EDICAO Patrecinio
Doencas Raras Pulmonares e Meio Ambiente /D
RESPIR m ¢ 3 A

O perigo no ar

Raissa Cipriano - Asbag

2° EDICAO CASA™ ...

RESPIR HUNTER *....

9/0 9 Doencas Raras Pulmonares e . . . .

8:30 Meio Ambiente - O perigo no ar Nesta quarta-feira dia 29 o terceiro dia do
- Projeto RespirAr trouxe o tema "Doencgas

Raras Pulmonares e Meio Ambiente - O

perigo no ar".

Dra. Carolina Salim
Pneumologista do Hospital das

Pneumologista Responsavel

b S e Os convidados para o debate foram o
pnemologista Dr. Rafael Futoshi, a alergista e
& imunologista Dra. Ariane Molinaro, a
-l e —— Casa Hnter pneumologista Dra. Carolina Salim e a mae
B e et o e de paciente e diretora da ASBAG Raissa
Patrocinio Realizacéo Apoio Cipriano.

8 A % & ‘>
A " \ assocugio sasEmA
@ VERTEX fRER 1;‘][; Qs O
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®© Dia 30 de setembro

Suporte Avancado nas Doencas 22 EDICAO

Raras Respiratérias - RESPIR
Oxigenoterapia, VNI &
Transplante" Este foi o tema de
encerramento da 22 edicao do
Projeto RespirAr, neste dia 30 no
Canal do Youtube da Casa Hunter.

CASA
HUNTER

Respiratorias - Oxigenoterapia,

3 o /0 9 Suporte Avanc¢ado nas Doencas Raras
1 8 . 3 o VNI & Transplante

Com participacao dos
Pneumologistas Dr. José Eduardo
Afonso Junior e Rodrigo

Dr. José Eduardo Dr. Rodrigo Prof. Dr. Evanirso Caio Azambuja

AthanaZ|01 do FISIOterapeUta PrOf- :r::zrs:o:l’;irs‘::r/ PnAez::ro‘:'ngi;(a Fisiotﬁ?au;:gta do 22 ano:T':rieerr:iibrose

Dr. Evanirso AQUino e do paciente  Stmoamsde.  coninaeneerenca " Doenss - Transplentado

Caio Azambuja. O debate foi mais Hospital lsreclita Adultos doHCSP | Cistica do Hospitel S

uma grande Oportunldade de Albert Einstein Infantllllzazéahjlg)auloll

aprendizado e participacdo por Casa Hunter
. Patrocinio Realizacio Apoio

chat ao vivo. @ \ﬁ\ ChSA™ 1[ @ Q) s )

Caio Azambuja, 22 anos, paciente com Fibrose Cistica, transplantado bilateral, foi a
voz do paciente no encontro. Com muito carisma e leveza, Caio nos contou sobre suas
experiéncias, descobertas e perspectivas futuras no tratamento de sua patologia.

2°EDICAC Patrocinic Roskaaco
Suporte Avanc¢ado nas Doencas Raras Respiratorias ] A i
RESPIR m Oxigenoterapia, VNI & Transplante '\‘Eﬂ VERTEX (ki

e

Caio Azambuj
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MES DE
OUTUBRO

® Dia01de outubro

Comeca a divulgacdo do workshop ‘Regulacéo Biofarmacéutica: Iniciativas
Regulatdrias em Doencas Raras”. Um dia de muita discussao e troca de experiéncias,
com convidados especiais que abordaram o tema regulatorio e clinico em doencas
raras.

¢

FEBRARARAS

Regulacao Biofarmacéutica:

a INICIATIVAS REGULATORIAS
% EM DOENCAS RARAS

15 de outubro de 2021

das 08:30 as 12:15

(Horario de Brasilia)

Patrocinio

Ouro ¥ Bronze

i ODE RrARAS:.cRO Nlntials (e

Realizacao Organizacao Parceria Apoio

L. & el vevericnde
CASA "2 - ANVISA =
¢ fMals  wrawess.. ures Ry Jhiisiodea
RARARAS
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‘/&;h‘ Casa Hunter ..
\_@_/ Publicado por Wilson Sardinha @ - 6 de outubro as 18:06 - @

@© Dra. Ana Maria Martins € parceira de longa data dos raros do Brasil. Médica Geneticista, ela
tem presenca confirmada no encontro "Regulagéo Biofarmacéutica: Iniciativas Regulatérias em
Doengas Raras", no préximo dia 15 de outubro.

Evento 100% on-line e gratuito.

Programagdo completa no site.... Ver mais

(Q Regulacao Biofarmacéutica:
INICIATIVAS REGULATORIAS
(3 % EM DOENCAS RARAS
ik 15 de outubro de 2021
Das 08:30 as 12:15

Desafios no desenho do estudo, histéria natural,
selecdo de desfechos, ferramentas de avaliacao

Ana Maria Martins

Profa. Dra. Ana Maria Martins - Centro de
Referéncia em Erros Inatos do Metabolismo
Universidade Federal de Sao Paulo

L INSCREVA-SE_JRR TR T

Patrocinio
Ouro
ODC: raras:cro BIOMARIN A Wm:} Mlntials @) #Orphalan
Realizacio Organizacio Parceria 55
H . S, P
) e o whes K A

/el Casa Hunter
{ - ¥ . - A b
\_3_/ Publicado por Wilson Sardinha @ 7 de outubro s 18:31-Q Casa Hunter

Publicado por Wilson Sardinha @ 13 de outubro as 18:34- @

&3 Robyn ingressou na FDA em 2019 como diretora do Patient-Focused Drug Development
(PFDD) atuando no Programa no Centro de Avaliagdo e Pesquisa de Medicamentos (CDER).
£3 O Patient-Focused Drug Development (PFDD) é um esforco para sistematicamente obter a
opinido do paciente e facilitar a incorporacdo de informacées significativas e importantes do
paciente no desenvolvimento de medicamentos e tomada de decisdo regulatoria. No Workshop “Regulacdo Biofarmacéutica: Iniciativas Regulatorias em Doengas Raras”,
Gustavo falara sobre o Fast track em Doengas Raras realizado pela Anvisa. Esta chegando o dia!
Vocé vai perder?

Evento 100% on-line e gratuito... Ver mais

Regulacao Biofarmacéutica: 2

£ Gerente da Geréncia de Medicamentos e Produtos Biolégicos da Anvisa (GGMED), Gustavo
Mendes tem sido figura importante do 6rgéo em tempos de pandemia, esclarecendo ao grande
publico ddvidas sobre vacinas e assuntos inerentes.

Evento 100% on-line e gratuito.... Ver mais

INICIATIVAS REGULATORIAS Regulacao Biofarmacéutica:
EM DOENCAS RARAS (Q INICIATIVAS REGULATORIAS
15 de out[l)lbr(::3 gloe 3?2212 L 3 % EM DOENCAS RARAS
as ¥ %
Desafios em ensaios de doencas raras S 15 de OUtme de 202 1
e exemplos de flexibilizacao D G830 1215

Robyn Bent
Diretora no Programa CDER - PFDD Centro de
Avaliacao e Pesquisa de Medicamentos - FDA

L INSCREVA-SE_JRR UL T

ANVISA - Fast track em Doencas Raras

Gustavo Mendes Lima
Gerente da Geréncia de Medicamentos e
Produtos Bioldgicos (GGMED) — ANVISA

Patrocinio
- [ INSCREVA-SE | 100% ON-LINE
C' RARAS <cRO BIOMARIN i&- s Nlntrials (o) #Orphalon :
Ouro Broaze
Realizacio Organizacio Parceria Apolo - . g A G inbials () '8
3 = % . v ODC RARAS - CRO BIOMARIN 7 smonl JIntrials t}') Orphalan
19 cas cawss_ o urkes Hheisiisa e
HUNTER . sI=ws -
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©®© Dia 14 de outubro

Antoine Daher, presidente da Casa Hunter e da Febrararas, visitou a Casa dos Raros,
em Porto Alegre.

O prédio encontra-se na fase de acabamentos e, muito em breve, sera o primeiro
centro de atendimento integral aos pacientes com doenca rara do Brasil.

O presidente da Casa Hunter também foi recebido no mesmo dia pelo governador do

Rio Grande do Sul, Eduardo Leite, que prometeu apoio a iniciativa, Unica na América
Latina.




—

CASA“--* RELATORIO DE ATIVIDADES — 2021 ‘ 182
HUNTER




—

CASA. : RELATORIO DE ATIVIDADES - 2021 ‘ 183
HUNTER “....

® Dia 15 de outubro

Antoine Daher, presidente da Casa Hunter e da Febrararas, faz a abertura
do evento "Regulacao Biofarmacéutica: Iniciativas Regulatérias em Doencas
Raras", falando da importancia do encontro, que contou com participacées
internacionais, no fortalecimento da defesa dos raros e debate de ideias

em uma visao global.

Regulacdo Biofarmaciutics: Realizagde  Orgasizacde
INICIATIVAS REGULATORIAS ASA .’
EM DOENCAS RARAS Y HORTER

Antoine Daher
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O que é relevante no processo de tomada de decisdo na avaliacéo
de novas tecnologias em saude na Europa? Foi o tema da palestra
de Theodor Framke, especialista da European Medicines Agency
(EMA), a agéncia regulatéria da Europa.

Regulacho Biofarmaciutica: Realizacho  Orgasizache
) INICIATIVAS REGULATORIAS ) ASA -
EM DOENCAS RARAS fiONTER

Regulacio Biofarmackutica: Realizagdo  Orgasizachoe
2} INICIATIVAS REGULATORIAS vj CASA .7
EM DOENCAS RARAS . HUNTER

Outline

1. Overview - RWE and Registries

2. Levels of Evidence - What to take into consideration for comparisons and statistical
5

Disclaimer

The views expressed in this presentation are my personal views and may not be understood
or quoted as being made on behalf of or reflecting the position of the European Medicines
Agency or one of its committees or working parties.

I dw dered o patet reget e end o e s of
T —
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Cwi Casa Hunter
5 Publicado por Wilson Sardinha @ - 15 de outubro as 10:28 - @

Malcon Falavigna, médico epidemiologista e pesquisador do Instituto de Avaliacdo de Tecnologia
em Saude (IATS) traz & discusséo as limitagdes no tamanho amostral em estudos de doencas
raras.

Tema da maior importancia nos estudos clinicos para desenvolvimento de medicamentos para
doencas raras. Acompanhe agora na plataforma!l

Corre la e faz o seu login!... Ver mais

Maicon Falavigna
Meédico epidemiciagista e pesquitador 0o Institytn
Oe Avaliacio de Tecnologla e Sadde (ATS)

cao Biofarmaciutica: Realizacdo  Orgasizacso

<4 INICIATIVAS REGULATORIAS
EM DOENCAS RARAS
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[} § 1"/ Shcao Biofarmaciutica:

<A INICIATIVAS REGULATORIAS
‘% EM DOENCAS RARAS

armacéutica:

__ \ULATORIAS
*" \RAS

Com o apoio valioso de Carla Brichesi, da Anvisa, e da jornalista

e moderadora Camila Srougi, o evento sobre "Regulacao
Biofarmacéutica" discutiu ainda a necessidade de sensibilizacéo

dos orgaos regulatorios para a escuta ativa dos cuidadores, pacientes
e medicos.

Para a médica e geneticista Ana Maria Martins, o desafio esta no
desenvolvimento de metodologias na audicdo e registro desses
depoimentos, fundamentais para a construcdo de protocolos.

(3 B 1"/ Shcao Biofarmaciutica: Realizagho  Orgasizacio
<@ INICIATIVAS REGULATORIAS CASA ™"
‘%moomus S A HUNTER

Ana Maria Martins
Médica Geneticista - Centro de Referéncia em
Ermos Inatos do Metabolismo (CREIM/SP)
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Dia 15 de outubro

Com o apoio da Casa Hunter e Febrararas - | Semana ASBAG pela
Vacinacao. Entre os dias 17 e 23 a Asbag promoveu uma semana de
conscientizacdo em alusao ao Dia Nacional de Vacinacgao (17/10).

Além disso, nesse ano de 2021, o PNI completa 48 anos, e com a

situacdo delicada em decorréncia da pandemia de coronavirus, o evento
teve o objetivo de ampliar a conscientizacao principalmente na comunidade
asmatica. Foi apresentada a historia das vacinas, e sua real importancia
em nossa vida.

I Semana ASBAG pela

De 17 a 23 de outubro

Realizagao: Apaio: A (., )
ey prROAR 9 @el 9.
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® Dia21de outubro

Com o apoio da Casa Hunter e Febrararas a Live "Proteger, cuidar

de vacinar!". Foi um encontro entre o professor Leandro Spalato Torres,
docente do departamento de saude coletiva da Faculdade de Ciéncias
Médicas da Santa Casa de Misericérdia de Sdo Paulo e a pneumologista
e pesquisadora da Escola Nacional de Saude Publica da Fundacao
Owaldo Cruz (Fiocruz), Dra. Margareth Dalcolmo.

O tema foi o presente e o futuro das vacinas no Brasil.

"“Proteger, cuidar
e vacinar!”

O presente e o futuro
das vacinas 5o, Brasil.

ssssssssssss

T R h
Realizagdo: ‘ »
ASSOCIACAO IRA DE et

Dra. Margareth Dalcolmo
Pneumologista
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©®© Dia23de outubro

O evento Med Meeting ocorreu o hotel

MEETING Estamplaza, contou com a participagao
: de diversos palestrantes na area da
saude, direito e empreendedorismo, das
08h00 as 18h00, totalmente presencial.
Contou com a participagao de 12
palestrantes e de 54 ouvintes, tanto da
area da saude quanto da area de RH e

empreendedorismo.
SR E——————————.. o diretor da Casa Hunter e farmacéutico
@ MedCapital % conea- . 2 . = o Raphael Fernando Boiati fez sua

contribuicdo no evento, representando a
Casa Hunter com o tema: Terapias Génicas: Atualidades e Futuro.
Também presente no evento, o Gerente Geral de Medicamentos e Produtos Bioldgicos
da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA), Gustavo Mendes Lima Santos,
demonstrou a necessidade de conhecimento em Doencas Raras, corroborando com a
palestra do Raphael Boiai.
ApoOs o término do evento, em sorteio, alguns palestrantes foram presenteados com o
livro: Doencgas Raras e Politicas Publicas — Entender, Acolher e Atender da escritora
Rosangela Wolff Moro com apoio da Casa Hunter.

MED
MEETING

Raphael Fernando Boiati
Sao Paulo/SP

“ Doencas Raras e o futuro
com as terapias génicas ,’
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®© Dia23de outubro

Tem inicio mais um Day Hunter Tematico! Semana da Alfamanosidose,
uma doenca ultrarrara, causada pela deficiéncia da enzima alfamanosidase.

Depoimentos, posts informativos e toda a programacao destinada
exclusivamente para pacientes da patologia e seus familiares.
Informacéo e debates de qualidade sobre uma doenca pouco conhecida.

DAY HUNTER| caga ™.
TEMATICO! HUNTER

SEMANA DE

ALFAMANOSIDOSE
23/10 A 29/10

N

Live, depoimentos e posts informativos.
Diagndéstico diferencial em MPS.

NAO PERCA!

Patrocini Realizagdo Aposo

AChiesi g, »
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SEMANA
Aot

23/10 A 29/10
ALFAMANOSIDOSE

O QUE E?

E uma doenga genética
ultrarrara, do grupo dos Erros
Inatos do Metabolismo,
causada pela deficiéncia da
enzima alfamanosidase, que
provoca o acumulo -
progressivo de metabdlitos 2N
nao degradados nas células

As consequéncias deste
erro inato do metabolismo
podem se manifestar de
maneira leve, moderada ou
grave, provocando danos
diversos no organismo,

?matiplos érgsos. ) \
AChiesi .

éf" Al A\

23/10 A 29/!0

A doenga foi descrita pela
primeira vez pelo Dr.
Oekerman, de Lund, na
Suécia, em 1967,

Raroorsa Rosbacho

| (Chiesi .

wamy
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© Dia 24 de outubro

Patricia Torres € mae do Patrick, de 20 anos. Em seu depoimento para a
Semana de Alfamanosidose, ela falou sobre as dificuldades de receber
o diagndstico de uma doenca ultrarrara, progressiva e multissistémica.
Mesmo com os traumas inevitaveis do inicio, Patricia relatou como ela

e seu filho aprenderam a se relacionar com a patologia sem perder a
esperanca e a alegria.

o

Patricia Torres

B
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©® Dia 25 de outubro

A Deficiéncia de Alfa-1 Antitripsina (DAAT) € uma condicdo genética descrita pela
primeira vez em 1963, na Suécia. Os portadores da DAAT tém pelo menos um alelo
deficiente nos cromossomos. Muitos deles, ndo desenvolvem sintomas, mas alguns
sofrem com alteracdes nos pulmdes e no figado, principalmente.

“O pneumologista € uma peca Py & -\
fundamental na DAAT. Porque € ele )
guem vai pensar nessa hipotese, CASA foe j {5 Socouce s

fazer o diagnéstico, pedir a dosagem
de Alfa-1 e, se necessario, 0 estudo

genético, além de orientar sobre o Estamos ao seu lado
tratamento. E importante que haja e AR
ontra a Deficiéncia

uma conversa com os familiares

também, para que eles entendam de Alfa-1 Antitripsina
como os descendentes poderao ou Cookieen £ SAls o,

~ 7] a associagao ae pacientes com
n&o apresentar a doenga”, doencas raras e seus familiares

complementa a médica.

Saiba mais sobre o diagnéstico e
tratamento da Deficiéncia de Alfa-1
Antitripsina na cartilha do Projeto
CuidAR

A Casa Hunter, organizacao da
sociedade civil dedicada ao apoio a
pessoa com doenca rara e seus
familiares, participou do processo de
preparacao e edicdo do documento,
gue em breve também estara
disponivel on-line no site da Casa Y %
Hunter. “Trata-se de uma iniciativa - L / A
fundamental para a divulgagdo dessa doenca rara, ainda desconhecida por muitos”,
acredita Antoine Daher, presidente da Casa Hunter e da Federacédo Brasileira das
Associacoes de Doencas Raras (Febrabas), que apoia a iniciativa.



O que é a DAAT?

A deficiéncia de Alfa-1 Antitripsina
(DAAT) & um transtorno genético
que faz com que o figado

nao produza ou produza uma
quantidade insuficiente de Alfa-1
Antitripsina (AAT).

Trata-se de uma
doenga rara estima,
que afeta 1a cada 2500
pessoas e permanece
subdiagnosticada.

Como ela pode afetar
0s pacientes?

A AAT tem um papel importante na protecéo dos pulmées
contra substancias nocivas, como fumaca de tabaco e
contaminacdo ambiental, € contra infeccdes respiratorias, Por

n3o ter esta protecao para os pulmdes, as pessoas sem AAT ou

com niveis insuficientes dela s3o mais propensas a sofrer com
doencas respiratorias (enfisema, DPOC, bronquiectasias).

A AAT & produzida no figado, de onde passa a0 sangue para

chegar a0s pulmdes. Em pessoas que tém alteracdes genéticas

no gene da AAT, a proteina se acumula no figado, podendo
causar doenca hepatica cronica.

Também pode haver dano & pele (paniculite), mas isso &
muito raro.

%.

Mia portadora

]

g & 38

Filho ndo Filha Filha Fiiho
atetado portador portador atetado
. L
- "
ncso | Nivels de Alra-1 Risco de doencs pulmonar
dealeios | do paciente e/ou heptica
MM Hormal Hormal -
W s Portador | Reducko muto A maiona dos estudos nbo
pequsna considea qus auments o risco
s s Portador | Reducao pequena | A maloria dos estudos nao

considora qua auments o risco

Mz Portader Raducho pequana | Ligeira aumanto da risco

ou madarads

s z Deficiente | Redusac moderada | Aumenio mederada do risco.

21z Deficionts | Reducso severa At s
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Por que
ocorre?

Trata-se de uma condigdo
genética transmitida de
pais para filhos. Cada
progenitor transmite um
alelo (uma versao de um
gene) a sua descendéncia.

Variantes mais comuns
do gene AAT:

© alelo normal
& indicado peia
letra M

As pessoas que tém um alel

normal (M) e um deficiente (S oy
) 530 chamadas de portadores,
Os alelos deficientes pois podem transmitir o gene
cia deficiente a seus descendentes. O
portadores também podem sofrer

as consequéncias da deficiéncia,
embora com risco mais bai

Ter uma predisposicdo gendti

= n0 significa desenvolver

A combinacdo desses uma doenca respiratdria ou

alelos define a gravidade hepdtica. Na verdade, algumas.
e dettcilocis pessoas nunca desenvolvem

3 sintomatologia e outras
apresentam apenas sintomas leves,

Como é feito o diagndstico?

E multo ficll diagnosticar a DAAT. Através de um exame de sangue &
possivel identificar a concentragso sanguinea da proteina AAT. Inclusive,
essa analise pode ser feita usando-se apenas uma gota de sang:

A prova genética para DAAT & recomendada a:

Todos os pacientes com DPOC Afetados por paniculite ou vasculite

Pacientes com sintomas de enfisema, ~ Familiares de pessoas ja
bronquiectasias, bronquite cronic diagne das com DAAT
ou asma que Ndo cedem mesmo com

tratamento

Pacientes com alteracBes ou Parc soas diagnosticadas
doengas hepticas de origem com DAAT, como avaliagdo prévia
desconhecida antes de ter filhos

A detecgdo precoce ajuda
a evitar o desenvolvimento
da doenga.

([
? ®
Como tratar ®

O objetivo é proteger os 6rgos tanto quanto possivel.

ores medidas s:

Deixar de fumar e evitar exposicdoa  Cuidar da alimentacao
fumaca de tabaco

Evitar exposicdo a componentes Seguir o tratamento para enfisema
ambientais toxicos ou DPOC recomendado pelo médico

Praticar exercicios adaptados as Tratar-se com Alfa-l Antitripsina,
possibilidades & com regularidade © médico considerar oportuno.
Com esse tratamento, inibe-se a
Lavar as maos regularmente, evitar  destruicao do tecido pulmonar
contato com pessoas resfriada:
ar-se contra gripe e pneumonia

Vocé conhece a Casa Hunter?

A Casa Hunter é uma organizag3o de pacientes
fundada em 26 de novembro de 2013.

Seus objetivos fundamentais s30 0s seguintes:

Mobilizar 3 sociedade

Promover enil pol
doencasraras e seus  prevoncio o tratamento  pabiicas @ conpgar
ramiliares das doencas rar esforcos para atender as
demandas dos pacientes

Contate a Casa Hunter!

s pacientes e seus famillares podem colaborar ativamente
£am 2 3550613530, Vocd pode colaborar mesmo
que ndo seja atetado pela doenga.

Casa
Al dos Maracatins, 426 - C} 508
Indiandpols - 30 Paulo/SP
CEP: 04089-012
() 99435-1299
(1) 99241-4045
casahunteri@casahunter org.br

#ECasaHunterBrasi
@ fcasa_hunter_oficial
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Dra. Anneliese Barth ministrou a videoaula “Diagnéstico Diferencial

em MPS” dentro da Semana de Alfamanosidose. A doenca € causada
por uma mutagao autossomica recessiva no gene MAN2B1, que leva a
um transtorno raro de armazenamento lisossémico causado pela

deficiéncia da enzima alfamanosidase.

DAY HUNTER i
TEMATICO | fillTER - n :
23/10 A 29/10 e
SEMANA DE Witntzz,

ALFAMANOSIDOSE

!
DIAGNOSTICO DIFERENCIAL EM MPS |’ |
|

AULA
26/10 AS 18:30

Dra. Anneliese

Lopes Barth

Médica Geneticista do
Instituto Nacional de Saude
da Mulher, da Crianga e do
Adolescente Fernandes
Figueira - IFF/Fiocruz e
Doutora em saude pelo
IFF/Fiocruz

Patrocinio

AChiesi g )

CASA ™./,
HUNTER *

Alfa-Manosidose

=) DOENCA MULTISSISTEMICA E PROGRESSIVA
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Semana da Farmacia da Universidade de Guarulhos (UNG)

No dia 28/10/2021 das 09h00 as 10h30 e das 19h30 as 21h00, o diretor da Casa
Hunter Raphael Boiati representou a instituicdo com o tema: Assisténcia Farmacéutica
em Doencas Raras, durante a Semana da Farmécia da Universidade de Guarulhos
(UNG).

Raphael Boiati foi convidado para a palestra por coordenar o Grupo Técnico de
Trabalho no Cuidado Farmacéutico em Doencas Raras do Conselho de Farmacia do
Estado de Sdo Paulo (CRF-SP).

Durante a palestra diversas duvidas foram levantadas pelos alunos e professores que
participaram das palestras nos dois horarios, sendo um momento rico para o
compartilhamento de conhecimento sobre doencas raras. O Dr. Fabio, conselheiro
eleito do CRF SP, também docente da instituicdo de ensino estava presente, e
descreveu a importancia do conhecimento, e se colocou a disposi¢cao para futuros
eventos na area de doencas raras.

SEMANA DA @\
ot FAHMAGIA@@“

% TS

%060 ®

Modalidade: On-line
Plataforma: Microsoft Teams
Data: 25, 26, 27, 28, e 29/10
Inscrigd@o: extensao.ung.br
Periodo de Inscricdo: Até 24h de antecedéncia de cada atividade
Informacodes: extensao@ung.br

GRATUITO

v ¢ u ‘ v £ U -
SEI|UNINASSAU UNAMA UNG UNIVERITAS UNINORTE UNINABUCO.DIGITAL UNIJUAZEIRD UNEFACIMED UNESC & Ui ob
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Microsoft Teams

R

P\ g < Chat de reunido
@200

) FABIO RIBEIRO DA SILVA
FABIORBEL. % ISABELLAB.. ¥ JUUADON.. ¥ MONICAC.. % AUCENUN.. %

&
ré&@
%% @@ é%/ /* MONICA CAZELI DE AZEVED)
Q_ . 22 0 [ | T

Né SEW M @ @B VSLENEUMADEAZEVEDO
& & FARMAGIA Q§® ‘ = =

288 S
: QO@Q & ZP
A DARA GERALDES JERONIMO 19

Assisténcia Farmacéutica ao Paciente o
Portador de Doenca Rara

1920
Boa noite, Dara, boa noite 3|
todos!

Prof. Raphael Fernando Boiati

S S I Y - [~ L« Y T

' DOENCAS RARAS

e« Em 2019, 2,2 milhdes de recém-nascidos foram
~ triados através do Teste do Pezinho.

e 3,2 mil recém-nascidos foram diagnosticados com

~ alguma das seis doencas incluidas no programa, o
que equivale a 0,14% do total de recém-nascidos que
fizeram o teste. g

ernanda da Silva Fre... & DANIELE SANTOS M... & CARINA RODRIGUES ... & Raphiel Fermanitio Bositi
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No canal do Youtube da Casa Hunter aconteceu a Live “Entendendo a Jornada do
Paciente”, dentro da Semana de Alfamanosidose.

O encontro contou com a participacdo das médicas geneticistas Doutoras Anneliese
Barth e Patricia Correia e a mae de paciente Patricia Torres San Andrés. A
Alfamanosidose € causada por uma mutagcdo autossémica recessiva no gene
MANZ2B1, que leva a um transtorno raro de armazenamento lisossémico causado pela
deficiéncia da enzima alfamanosidase.

mrelan: LIVE 2849

SEMANA DE ALFAMANOSIDOSE
EN'I'ENDENDO A JORNADA DO PACIENTE

® 00

Dra. Anneliese Lopes Barth Patricia Torres San Andrés
Médica Geneticista do MédKa Ge etk ista e Ped-a( ra Mae de Paciente com
Instituto Nacional de Saude  do Instituto N | de Saude
da Mulher, da Crianca e do da Mulher, da Crianca e do
Fe i Fernandes
Figueira - IFF/Fiocruz e F igueira - IFFFiocruz, do
Doutora em saude pelo Hospital Federal de Bonsucesso

IFF/Fiocruz edo Instituto do Cérebro
DIAGNOSTICO DIFERENCIAL EM MPS ///?
— — S 7
\ )
AChiesi gyt ) I ,/ 7
DAY HUNTER | casa™.” L I VE SEMANA DE ALFAMANOSIDOSE =~ Apoi
TEMATICO| HUNTER - ENTENDENDO A JORNADA DO PACIENTE ')ChIESI GAsAwT 9]
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No canal do Instagram da AAME (Amigos da Atrofia
Muscular Espinhal), Antoine Daher, presidente da
Casa Hunter e Febrararas, participou da live “Novo
cenario para AME”.

O debate principal com a Dra. Alexandra Prufer e
mediacao de Izabel Kropsch foi sobre pcdt,
incorporacao e o papel da comunidade na consulta
publica.

DIA 28/10, AS 19H m

ATROFIA MUSCULARESPINHAL (AME)
NOVOS CENARIOS A FRENTE

<>

S
DRA. ALEXANDRA PRUFER IZABEL KROPSCH ANTOINE DAHER
Profa Associada da UFRJ, MD, MsC, PhD Advogada Presidente da Casa Hunter e
/ Docente colaboradora da Diretora da AAME da Febrararas

Pas-graduacao em Saiide Materno
Infantil e da Clinica Médica da UFR)
Pesquisadora principal do Centro de

Pesquisa em Doencas Neuromusculares
do Instituto de Pediatria da UFR)

(@aame_amigosdaame

Realizacio »:. . Apoio
Gt AAME ¢

HUNTER *...
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Dra. Patricia Correia € médica geneticista e pediatra no
Instituto Fernandes Figueira (IFF/Fiocruz), no Rio de
Janeiro. Em seu depoimento, que encerrou a Semana de
Alfamanosidose, ela explicou a complexidade da doenca e
suas caracteristicas.

878 Datricia Correla A especialista fez também um importante alerta sobre a
Médica Geneticista e Pediatra ~ hecessidade da rapidez na obtencao do diagnostico. Este
do Instituto Nacional de Saude €, segundo Dra. Patricia, um fator decisivo para o

da Mulher, da Crianca e do tratamento e a qualidade de vida do paciente.
Adolescente Fernandes
Figueira - IFF/Fiocruz, do
Hospital Federal de Bonsucesso
e do Instituto do Cérebro

Dra. Patricia Correia
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DAY HUNTER| casa ™.
TEMATICO/! HUNTER

DIA MUNDIAL

HIPOFOSFATASIA
(HPP)

30 DE OUTUBRO

Patrocinio Realizacho Apoio

i CASA 7. ]
ATCEXION Gas )
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No Dia Mundial de Conscientizacéo da
Hipofosfatasia, a HPP, uma doenca rara e
muitas vezes silenciosa, teve inicio mais uma
semana tematica da Casa Hunter.

O tema central é falar dos sinais e sintomas da
HPP, que podem variar de ossos frageis até a
perda prematura dos dentes. Informacéo é
fundamental para mudar o quadro da
patologia, ainda desconhecida dos brasileiros.
A campanha da Casa Hunter divulga
depoimentos, posts informativos e muitos
conteudos a respeito.

DAY HUNTER Al
TEMATICO! HUNTER |

SEMANA DA

HIPOFOSFATASIA

(HPP)

30/10 A 06/T1

Live, depoimentos e posts informativos.

NAO PERCA!

Realizagao

)C_éxicN CASAN.: _)

HUNTER
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© Dia30de outubro

O depoimento que marcou o inicio da semana de HPP em seu Dia Mundial, foi
internacional, Deborah Fowler, fundadora da Soft Bones, organizacao americana, sem
fins lucrativos, destinada a apoiar pacientes e cuidadores de pessoas com HPP, falou
sobre os desafios da patologia. Deborah aproveitou a oportunidade para mandar uma
mensagem especial para os pacientes brasileiros “Vocés ndo estdo sozinhos! Temos
materiais em portugués e muitas familias interessadas em entrar em contato com
vocés! Entdo ndo hesite em nos procurar” e finalizou desejando um “Feliz Dia Mundial

da HPP!”.

Deborah Fowler
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Publicac&o dos primeiros cards da Semana de HPP.

Explicando que a Hipofosfatasia € uma doenca genética rara hereditaria, provocada
por mutacdes no gene da fosfatase alcalina (TNSALP). A alteracéo pode afetar o
desenvolvimento dos 0ssos e dentes, causando desde problemas dentarios leves até
deformidades esqueléticas e fraturas.

Dependendo da intensidade da doenca, o paciente pode apresentar 0ssos mais fracos
e diversas alteracdes no corpo, como cranio alongado, juntas alargadas ou estatura
corporal reduzida. Estima-se que as formas graves de HPP ocorram em
aproximadamente um em cada 100.000 nascidos

SEMANA SEMANA
TEMATICA ﬂumee TEMATICA Rumn

30/10 A 06/11 30/10 A 06/1
__SEMANA DA
== H/ POFOSFATASIA (HPP)

O QUE E?

A Hipofosfatasia é uma
doenga genética rara

Dependendo da Iintensidade
da doenca, o pacientes pode
apresentar ossos mais fracos
e diversas alteragoes no
COrpo, como cranio
alongado, juntas alargadas

hereditaria, provocada por
mutacoes no gene da
fosfatase alcalina (TNSALP).
A alteragao pode afetar o
desenvolvimento dos ossos
e dentes, causando desde
problemas dentarios leves
‘até deformidades
@squeléticas e fraturas.

, »
l »

AL

ou estatura corporal
reduzida. Estima-se que as
formas graves de HPP
ocorram em
aproximadamente um em
cada 100.000 nascidos vivos.




—

205 ‘ RELATORIO DE ATIVIDADES — 2021

MES DE
NOVEMBRO

CASA
HUNTER

® Dia03de novembro

Dando continuidade a Semana de Hipofosfatasia a Casa Hunter apresentou em seu
canal dp Youtube a videoaula teméatica com o Prof. Dr. Luiz Claudio Gongalves de
Castro.

DAY HUNTER
TEMATICO | TR E H OJ E'
SEMANA D
H HEPOFOSFATASIA (HPP)

AULA
03/11 AS 18:30

Prof. Dr. Luiz Claudio
Gongalves de Castro
Endocrinologista Pediatrico.
Pesquisador das "Doencgas
6steo-metabdlicas na crianga e
no adolescente". Membro efetivo
da Sociedade Brasileira de
Pediatria, de Endocrinologia e
Metabologia e da Associacao
Brasileira para Avaliagao Ossea e
Osteometabolismo.

D) vouTuBE cASAHUNTER il

Patrocinio Realizagho Apoio

Exi ASA™.S, .‘>
ALEXION GO \

Andar tipico do paciente com HPP

Baseline
00:01:05:20
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® Dia 04 de novembro

Conversa com especialistas sobre os desafios e conquistas da Hipofosfatasia (HPP).
No canal do YouTube da Casa Hunter. Regina Khoury (Day Hunter) comandou este
encontro que contou com médicos e também a visdo do paciente. Victéria Bonetti
comentou sobre sua experiencia de vida no trato com o Hipofosfatasia, todas as
dificuldades e como leva uma vida normal nos dias de hoje e procura ajudar outros
pacientes com a mesma patologia.

tvelew LIVE 940
= HitporosFA'rAsm (HPP) CRYIRBRTeR
| DESAFIOS E CONQUISTAS

Profa. Dra. Ana Maria  Prof. Dr. Francisco Luz Victoria Salazar Victéria Bonetti

Martins Humberto Nociti Eng. Quimica / Diretora  Ass. Juridica / Paciente
Coord. Centro de Titular da Faculdade de Executiva da Acopel de Hipofosfatasia
Referéncia em Erros Odontologia de Asociacion Colombiana
Inatos do Metabolismo  Piracicaba / Unicamp / de Pacientes con
da Universidade Pesquisador Associado Enfermedades de
Federal de Sao Paulo - Faculdade de Deposito Lisosomal y
(Unifesp) Medicina e otras Enfermedades
Odontologia / Sao Huerfanas
Leopoldo Mandic “
........ = 7%
ALEXioN v v_) /
DAY HUNTER | cagp™.: L I VE HiPOFOSFATASIA (HP k )”( -y oy
TEMATICO HUNTER DESAFIOS E CONQUISTAS e 2

Regina Khoury
[

S—— = Francisco Nociti [§
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Encerramos a semana de Hipofosfatasia apresentando Victéria Bonetti. Ela é
assessora juridica, tem 25 anos e é paciente diagnosticada com Hipofosfatasia desde
0s 19 anos.

Victéria possuia sintomas da doenca desde a infancia e adolescéncia, porém nao
recebia um diagndstico correto por ser uma patologia rara.

Sofreu com os sintomas até o dia em que sua médica solicitou um exame de
Hipofosfatasia alcalina. Em seu depoimento, a paciente falou com otimismo como
aprendeu a lidar com a doenca e manda seu recado para os médicos e pacientes de
doencas raras.

Victéria Bonetti
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Inicio de mais uma semana temética, Acromegalia. Uma doenca rara em que 0 corpo
produz muito horménio do crescimento, fazendo com que os tecidos e 0Ss0s cres¢cam
mais rapidamente. Em geral, as maos e 0s pés registram um crescimento anormal,
mas existem outros sintomas associados como inchago das extremidades, cansaco e
dificuldade para dormir, entre outros.

A doenca costuma ser diagnosticada em adultos de 30 a 50 anos, mas pode afetar
pessoas de qualquer idade.

DAY HUNTER | caga™.2 .
TEMATICO| HUNTER ~.

~
SEMANA DA
. ACROMEGALIA ¢
"z 0Z/11 A" 1S/1
. D
B \
Live, depoimentos e posts informativos.
NAO PERCA!
Patrocinio Realizagdo Apr.:o \7\"5;)\\‘

SIPSEN o )

HUNTER
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©® Dia 08 de novembro

Um dos depoimentos na semana de acromegalia foi do professor Alexandre Costa, 63
anos de Fortaleza, no Ceard. Foi diagnosticado com Acromegalia aos 49 anos, depois
de décadas de fortes dores de cabeca, nos masculos e outros sintomas que
atrapalhavam o dia a dia.

Em seu relato o professor recupera parte desta histéria e dividiu um pouco da
experiéncia com a patologia e como € possivel viver bem com a Acromegalia.

. ' v""‘ ’ m
ﬁ Prof. Alexandre Costa
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No canal do YouTube da Casa Hunter, a doutora Nina Musolino endocrinologista do
Hospital da Clinicas da FMUSP, trouxe uma importante videoaula sobre Acromegalia,
doenca rara e ainda pouco conhecida.

CAUSA DA ACROMEGALIA

HAS,
Cardiopatia,
etc

Sy ] [T
TEMATICO! Hitle

SEMANA DA
ACROMEGALIA

ISEMANA DA ACROMEGALIA - Aula - Nina Musolino

DAY HUNTER | casa™.?
TEMATICO | HUNTER - D) as
07/10 A 13/

SEMANA DA

ACROMEGALIA

AULA
09/11 AS 18:30

Nina Musolino

Doutora em Endocrinologia
Responsavel pela Unidade de
Neuroendocrinologia da
Divisdo de Neurocirurgia do
Hospital das Clinicas da
FMUSP

u YOUTUBE CASAHUNTER

Patrocin o Realizagso

Apoio
% IPSEN CASA"-: y‘)

HUNTER
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® Dia 1l de novembro

Live "Entendendo a Jornada do Paciente".
Mais um grande encontro, muita informacao, debate de ideias e o ponto de vista do
paciente, objetivo principal de nossos trabalhos.

Ariadne Guimardes

Nina Musolino Andreia Bessa [
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Antoine Daher, presidente da Casa Hunter e Febrararas participou da Webinar do site
Metropoles, onde especialistas de diferentes setores debateram as atuais formas de
analise para a incorporacéo de remédios e de protocolos clinicos ao Sistema Unico de
Saude, além de proporem melhorias ao processo a fim de beneficiar a vida de milhdes
de brasileiros.

Participaram grandes nomes da Saude do Brasil, Luciana Holtz - Oncoguia, Sandro
Martins Oncologista do HUB e o Senador lzalci Lucas, e debateram as Perspectivas e
Oportunidades para evolucdo do Acesso Publico a saude no Brasil. Grande debate
onde puderam defender a necessidade de melhor organizacdo, planejamento e
execucao das acdes ordinarias no setor publico de maneira que as diferengas entre os
setores publicos e privados diminuam e a equidade passe a ser a regra.

mETRfJPOI.Es

ANTOINE DAHER

Presidente da Casa Hunter
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g~/ CONITEC

! v A COMISSAO E FORMADA POR REPRESENTANTES DE 7 SECRETARIAS DO MINISTERIO
DA SAUDE, ALEM DE ORGAOS COMO CFM, CNS, CONASS, CONASEMS, ANS E ANVISA

¥y
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, PERSPECTIVAS E UPURTUNlDADES PARA A EVOLUGAO
' DO ACESSO PUBLICO A SAUDE NO BRASIL

A INSCRE
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® Dia 12 de novembro

Nesta data o diretor da Casa Hunter, Raphael Fernando Boiati, representou o
presidente da Casa Hunter, Antoine Daher na Camara de Genética Médica do
Conselho Federal de Medicina.

Durante a reunido foram levantadas as realizacoes da Camara no ano de 2021, e
foram planejadas as acdes da Camara para o ano de 2022.

Raphael Boiati colocou a importancia do simpdsio em Doencas Raras realizado no ano
de 2021, levando informacdes sobre as doencas raras a toda a populacéo.

Bate-papo

A Interfarma tem um
Compliance bem escrito th!

332 geneticistas no brasil
inteiro!

3 mesas redondas da
psiquiatria

Fisiatras em torno de 1200 no
Brasil inteiro.

EXCELENTE IDEla !
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DMD, também conhecida como Distrofia Muscular de Duchenne. Durante esta
semana, a Casa Hunter publicou posts informativos, depoimentos, live e videoaula.

DAY HUNTER | caga ™.
TEMATICO| HUNTER

SEMANA DA
DISTROFIA MUSCULAR

DE DUCHENNE

\
/
) 21/M A 27/M
\

Live, depoimentos e posts informativos.
NAO PERCA!

Patrocini 0 Realizacso Apoio

@Pﬁzer ONes - 2

A Distrofia Muscular de Duchenne (DMD) é a forma mais comum de distrofia muscular
em criancas. E caracterizada pela degeneracéo e fraqueza progressivas dos musculos
esqueléticos, isto €, dagueles que dao sustentacéo ao corpo. A doenca € provocada
pela alteracdo da distrofina, proteina responsavel por dar estabilidade a membrana do
musculo.

Os sintomas surgem na primeira infancia, geralmente entre 2 e 3 anos de idade e
incluem a perda do equilibrio, dificuldade de subir escadas e se levantar do chdo. A
doenca afeta principalmente meninos, mas em casos raros pode afetar meninas.
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® Dia 21 de novembro

Participacéo internacional na Semana da Distrofia Muscular de Duchenne.

A pneumologista portuguesa Dra. Maria José Guimaraes também é médica
especialista em medicina do sono. Em seu depoimento a médica falou sobre a
importancia da avaliacdo pneumoldgica nesta patologia e sua longa experiéncia no
trato da doenca. Uma visao diferente com informacdes importantes para os pacientes
de Duchenne.

DAY HUNTER

+LCLINICA TEMATICO| it
&&”SONO

De RIA JOSE GUIMARALS

\
/
\
/
\
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©® Dia 23 de novembro

Antoine Daher participou da Audiéncia Publica para debater os desafios para
Ampliacao do Programa Nacional de Triagem Neonatal.

Antoine Daher | Presidente da Federacdo Brasileira das Associacdes de Doencg...
Participe! Acesse cd.leg.br/fedemocracia_2470

2512 COMISSAO DE SEGURIDADE SOCIAL E FAMILIA
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Autor do requerimento, o deputado Zacharias Calil lembrou que a lei 14154/21alterou o
Estatuto da Crianca e do Adolescente para aperfeicoar o programa ampliando as
doencas a serem rastreadas pelo teste do pezinho. “ A lei sancionada é louvavel, mas
€ necessario enderecar os atuais desafios do programa e pensar em solucdes
conjuntas, além de divulgar o teste do pezinho” afirmou.

DEP DR. ZACHARIAS CALIL | DEM-GO

Participe! Acesse cd.leg.br/edemocracia_2470

23/1/21 COMISSAO DE SEGURIDADE SOCIAL E FAMILIA M
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® Dia 24 de novembro

Na semana de Distrofia Muscular de Duchenne (DMD) o Prof. Dr. Alexandre
Fernandes, Neuropediatra e professor da Universidade Federal Fluminense (UFF) fez
uma aula especial sobre a patologia.

&

Prof. Dr. Alé
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Simposio Doencas Raras Informacdes para o Gestor.

Discusséo dos problemas e solucdes para a questao da incorporacao tecnoldgica no
cenario das doencas raras no Brasil.

O Presidente da Casa Hunter e Febrararas, Antoine Daher, e o Diretor e Co-fundador
da Casa Hunter, Raphael Boiati, participaram do 2° Simpdsio Doencas Raras que
ocorreu Brasilia-DF. A voz dos pacientes com doencas raras foi o foco das
apresentagoes.

y

¥ 2° simMPOsIOo
DOENCAS RARAS

INFORMACOES PARA

BRASILIA - DF | NOVEMBRO 2021
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® Dia 24 de novembro

y -
¥ siMPOSIO

DOENCAS RARAS
INFORMACOES PARA
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‘ 22 SIMPOSIO DE DOENCAS RARAS
24 de Novembro 2021

Alguns de nossos Palestrantes ja confirmados...

Marcos Santos, MD PhD Dr. Denizar ViannaAraujo

Chairman 2° Simpésio de Doengas Raras § | Pro-roilor de Seide (PR-5)
Prosidente da Sociedade Brasdeira deo ' Professor da Faculdade de Ciéncies
Auditeria Médica Medicas (FCM)
Dra Vanessa Teich
Conguiiore em Economia da Sside Dr. Bruno Abreu
Suparintondente de Economia da Satde do HIAE Direlor de Mercados e Assuntos
Mestra em Avakogdes Econdanicas pera Avehagdo Juridicos SINDUSFARMA
do Tecnologias em Saudo
# Sr.Antoine Daher
4 Presidente da Casa Hunter, portaderes de
P’ Doengas Raras
‘s \,-
APOIO: ) sy .
MU CASA .7 .. AGAXTUR
FLOAAAARAS HUNTEI? '.. viagews
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® Dia25de novembro

Ryan Fischer atua como vice-presidente da Parent Project Muscular Dystrophy
(PPMD), organizacao americana que luta pelo fim da Distrofia Muscular de Duchenne
(DMD). Em seu depoimento exclusivo para a Semana de Duchenne, promovida pela
Casa Hunter, ele destacou a importancia da voz do paciente, "a ferramenta mais
poderosa nas batalhas para lidar com a patologia" ainda enviou um recado
especialmente para os pacientes brasileiros com a patologia.

DAY HUNTER | ~a5a
TEMATICO! HiiER -

Parent
Project
Muscular
Dystrophy

\
/
)
\

Meu nome é Ryan Fisher, do Projeto de
Pais com distrofia muscular.
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Concluindo a Semana da Distrofia Muscular de Duchenne, contamos com a presenca
da Dra. Carolina Tesi Rocha, professora associada de Neurologia e Pediatria na
Universidade de Stanford.

Em uma breve e valiosa apresentacdo, a médica faz uma atualizacdo importante sobre
as perspectivas relacionadas as Terapias Génicas e a DMD.

GENE THERAPY FOR DMD:
QUAIS AS PERSPECTIVAS?

Carolina Tesi Rocha, MD
Associate Professor of Neurology and
Pediatrics per courtesy
Department of Neurology

?‘ ST_A N FO R D November 24
UNIVERSITY SEMANA DA
DISTROFIA MUSCULAR

DE DUCHENNE
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©® Dia 28 de novembro

A Casa Hunter lancou sua campanha de Natal.

As transformacdes sao importantes, porém ndo podemos deixar de lado as tradicdes.
A Casa Hunter apresenta a “Campanha Natal Para Todos”.

Uma oportunidade para vocé exercitar a solidariedade e o0 amor ao préoximo.

Doe uma cesta para uma familia rara, um pequeno gesto que representara muito para
eles. Gestos realizados com o coracédo trazem felicidade mutua.

PR
éP\' A 7.0
ASA o
< EUEITER »

SOMOS TODOS UM
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MES DE
DEZEMBRO

® Dia01de dezembro

Dia histérico para a saude brasileiral

Nesta quarta-feira, 1° de dezembro, foi criada a Frente Parlamentar de Prevencéao de
Doencas Pulmonares Graves.

Com a proposicao do Deputado Federal Pedro Westphalen, a frente busca solugcbes
para diagnosticos e tratamentos diretamente a populacao e atua, de maneira conjunta,
em defesa de toda a cadeia produtiva da industria farmacéutica, universidades,
associacodes e instituicdes publicas e privadas.

Antoine Daher, presidente da Casa Hunter e Febrararas, Raphael Boiati, farmacéutico
e diretor da Casa Hunter, e Lauda Santos estiveram presentes e fizeram parte de todo
0 processo de mais esta conquista da saude no Brasil.

-

Lk

s\..af
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Os desafios relacionados ao Diagndstico e ao Tratamento da Deficiéncia de Alfa-1
Antitripsina foram tema de debate promovido nesta data na Assembleia Legislativa do
Estdo de Sao Paulo.

A iniciativa contou com a presenca da deputada Maria Lucia Amary, responsavel pela
solicitacéo do encontro, e do presidente da Febrararas e da Casa Hunter, Antoine
Daher.

Dra. Maria Vera, coordenadora da Comisséo de Doenca Pulmonar Avancada e
Doencas Raras da Sociedade Brasileira de Pneumologia e Tisiologia (SBPT)
apresentaram a patologia aos convidados.

O debate contou ainda com a participacao da coordenadora de Implantacédo da Politica
Nacional de Assisténcia Integral a Pessoa com Doenca Rara no Estado de Séo Paulo,
Dra. Carmela Grindler, e da coordenadora de Assisténcia Farmacéutica da Secretaria
da Saude de SP, Alexandra Mariano Fidéncio.

Dr. Carlos Eduardo Gouveia, Presidente Executivo da Camara Brasileira de
Diagnostico Laboratorial, também integrou a mesa que aprofundou aspectos
relacionados ao contexto desta doenca rara no Brasil e no mundo.

9h as 12h
DAAT: Contexto,

Diagnéstico
..* . Protocolo para
;: - Tratamento
.
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DAAT: Contento,

~ Diagnésticoe

_ Protocolo para
Tratamento
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® Dia07 de dezembro

Com o tema “Méaos que transformam o mundo” teve inicio a divulgacdo da 72 edicao
do Prémio Gente Rara.

Nos dias 13,14 e 15/12, sempre as 19h30min, tivemos palestras com atracoes
internacionais, acompanhadas de comentarios de convidados especiais e espaco para
perguntas e respostas.

A entrega do Prémio Gente Rara aconteceu no dia 15, todo o evento foi transmitido ao
vivo atraves da plataforma www.premiogenterara.com.br.



http://www.premiogenterara.com.br/?fbclid=IwAR0qCGqTOgoW30XlHKBUyiY1OFoC_52q9h1YQK_VvmdKvGehR499fcw8LJ0
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O presidente da Casa Hunter e Febrararas, Antoine Daher, participou do CB Férum
Live "Inovacéo além do tratamento"”, promovido pelo Jornal Correio Braziliense.

A priorizacao dos avanc¢os da politica publica de saude do Brasil no tratamento de
doencas raras deu inicio ao debate.

Toni, como € mais conhecido, destacou que o Ministério da Saude precisa mudar o
olhar sobre as doencas raras no Brasil. "Precisamos olhar para as doencas raras como
investimento para o futuro do Brasil e da nossa medicina”, finalizou.

Q CORREIO BRAZILIENSE Brasil

"O Ministério da Saude olha para doencas
raras como um gasto" , diz Antoine Daher

Empresario que atua na causa das doencas raras discutiu sobre os desafios dos diagnésticos e tratamentos no SUS

@ Bernardo Lima*

ntoine Souheil Daher

Inovagio além
" | dotratamento

(@] (crédiro: CB Press)
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® Dia 13 de dezembro

Tem inicio a 72 edicdo do Prémio Gente Rara com uma participacao internacional.
Entrevista com especialista do Erasmus Medical Center, na Holanda, precursor no

modelo de atendimento multidisciplinar e uma das maiores unidades de diagndstico e
tratamento de raros no mundo.

Médica convidada: Hannerieke van den Hout (neuropediatra).

Conhec¢a o Erasmus, centro de
referéncia em raros na Europa

Hannerieke van den Hout

13 de dezembro | 19:30

Entrevista com especialista do Erasmus Medical Center, na Holanda,
precursor no modelo de atendimento multidisciplinar e uma das
maiores unidades de diagnoéstico e tratamento de raros no mundo.
Médica convidada: Hannerieke van den Hout (Neuropediatra).

Convidados para repercutir a entrevista

Dr. Roberto Giugliani
Prof, Titular do Dep. De Genética do HCPA e
Presidente do Inst. Genética para Todos (IGPA)

Dra. Chong Ae Kim
Médica Assistente da Unidade de Genética
do Instituto da Crian¢a do HC-FMUSP
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® Dia 13 de dezembro

Durante entrevista exclusiva para o evento, a neuropediatra Hannerieke van den Hout
falou sobre o trabalho de colaboracé&o desenvolvido pelo Erasmus Medical Center, da
Holanda, com outros 23 centros europeus.

“Vocé pode dizer que o Erasmus respira doencgas raras. Esta no nosso DNA”, afirmou.
Os comentarios da médica foram repercutidos por dois geneticistas brasileiros: Dr.
Roberto Giugliani e Dra. Chong Ae Kim.

O presidente da Casa Hunter, Antoine Daher, abriu a noite de hoje, que rendeu muitas
reflexdes sobre o atendimento aos pacientes com doencgas raras no Brasil.
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® Dia 13 de dezembro

Y '3e e Diamante
. ® T aﬁd‘bfﬁéﬁlo P,wc
IUNTER
) Platinum
* Ediglio Prémio + §
ante Rara v
SANOF! o
*-",- 4 Golden
't‘- .:Q f_‘i.!"f’/ :‘:ﬂ;&
Vo F Ingelbeim
/P:-J :? Silver
B e S A
ol BIOMARIN® YERTEX |

Qq%u- UNITEDHEAL)

Parceria

wonsas O

o
CAmA DO o

otve ]

S ‘.‘,‘. . «§ 7 Edicko Prémio P Diamante
ASA .' ‘: G nte Rara =2 s m‘ é
INTER ; ‘ o AL
" Platinum
nte Rara .
SANOF! L
* a/}:,_‘ Gnl(it“:n
¥ ]
i:‘" ‘:é Silver
3=

A
BIOMARIN® VERTEX

@ pfirer UNITEDHE)

Parceria

TEasaranas
o
CAmA D A




0 00® RELATORIO DE ATIVIDADES - 2021 ‘ 233

® Dia 14 de dezembro

Neste segundo dia da 72 edicdo do Prémio Gente Rara acompanhamos a entrevista
com o empresario John Crowley, um dos executivos mais importantes das industrias
farmacéutica e de biotecnologia.

Em seu depoimento, Crowley tracou um panorama das doencas raras nos ultimos 30
anos e ainda comentou sua trajetoria, retratada no filme "Decis6es Extremas” (2010),
estrelado por Brendan Fraser e Harrison Ford.

A obra é inspirada no livro "A Cura" e conta a luta de Crowley para conseguir
tratamentos eficazes para dois de seus filhos, ambos com a doenca de Pompe, que
causa fragueza muscular progressiva.

A revolucao na
indastria farmacéutica

14 de dezembro | 19:30

Entrevista internacional com
7 1

John Crowley

Advogado e empresario norte-americano, foi responsavel por uma
verdadeira revolugao na industria farmacéutica ao assumir a
gestao de empresas de biotecnologia e desenvolver novas
abordagens de tratamento.

Convidado para repercutir a entrevista

Eduardo Calderari

Vice-presidente da Interfarma, Associagao da

Inddstria Farmacéutica de Pesquisa, que
representa mais de S0 laboratérios farmacéuticos.
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® Dia 14 de dezembro

O vice-presidente da Interfarma, Eduardo Calderari, repercutiu a entrevista com o
empresario americano John Crowley, no segundo dia de atracfes do Prémio Gente
Rara.

Em seu depoimento, ele falou sobre o esforco das empresas reunidas na associacao
para inserir o paciente nos processos de desenvolvimento de medicamentos,
tratamentos e até mesmo de politicas pubicas para doencas raras.

“Como disse o John, a visao do passado estava equivocada. O paciente tem que ser
envolvido em todas as fases de pesquisa. Ninguém melhor do que ele para falar com
legitimidade sobre os efeitos e as expectativas de langamento de uma droga”, avaliou.
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® Dia 15 de dezembro

A 7a Edicdo do Prémio Gente Rara comecou as 19h30min. Entre os convidados da
noite estavam a bailarina e coredgrafa Deborah Colker e o musico e mestre Carlinhos
Brown.

As duas estrelas estiveram a frente de um dos pontos altos da noite: o "Encontro dos
Raros", onde comentaram o espetaculo "A Cura", cujo tema envolve esperancga, luta e
doencas raras.

CASA
HUNTER

15 de dezembro | 19:30
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® Dia 15 de dezembro

Na abertura do evento, Antoine Daher, fundador e presidente da Casa Hunter,
Febrararas e Casa dos Raros, falou sobre a Casa dos Raros, primeiro centro de
atencao integral aos pacientes com doencas raras, que esta muito proxima de ser
lancada, e agradeceu a todos que contribuiram para essa conquista e que estao
ajudando a levar a casa a outros pontos do Pais.

i Edicao Prémio

Gente Rara
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® Dia 15 de dezembro

Antoine Daher, fundador e presidente da Casa Hunter, Febrararas e Casa dos Raros,
ao lado de Silvia Grecco, secretaria municipal da Pessoa com Deficiéncia, falaram
sobre a doacéo do terreno para o primeiro hospital de raros do mundo. Antoine
agradeceu a todos que contribuiram para essa conquista e que estdo ajudando nessa
empreitada.

HUNIEK
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Em homenagem aos fisioterapeutas de todo o Brasil, que se empenharam no combate
a Covid-19 desde o inicio da pandemia, o primeiro premiado da 72 edicdo do Prémio
Gente Rara foi o fisioterapeuta Augusto Cruz, especialista em fisioterapia intensiva
pela FAC Redentor, com chancela AMIB (Associacao de Medicina Intensiva
Brasileira).

Mesmo em tempos dificeis, ele seguiu adiante, levando alegria e esperanca para nos.
Ele recebeu o prémio das méos de Mariana Machado de Moraes Oliveira,
coordenadora da equipe de Fisioterapia do Hospital Igesp. Ao lado deles, Fernanda
Batista, fisioterapeuta e coordenadora do Projeto Hunter Movel.
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® Dia 15 de dezembro

Com muita alegria, a Casa Hunter concedeu o Prémio Gente Rara a Gustavo Mendes,
gerente de medicamentos e produtos biolégicos da Anvisa. Acompanhado varias
aparices dele neste ano, pouco antes da primeira vacina contra a Covid-19 ser
aplicada no Brasil, Gustavo e sua equipe estavam reunidos, analisando a seguranca e
eficacia da vacina. A premiacéao foi um reconhecimento desse esforco coletivo que nos
permitiu chegar até aqui. O pais agradece sua dedicacdo e comprometimento com a
ciéncia!

Como ele nao pbde estar pessoalmente no prémio, seus pais, dona Gildete e seu Luiz,
receberam por ele a homenagem, que foi entregue pela dra. Ana Maria Martins,
médica geneticista do Centro de Referéncia em Erros Inatos do Metabolismo da
Universidade Federal de Sao Paulo.
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Deborah Colker e Carlinhos Brown juntos! Na cerimdnia da 72 edicdo do Prémio Gente
Rara, os artistas promoveram o Encontro dos Raros, em que conversaram sobre o
impacto de suas atividades na vida de milhares de pessoas. A bailarina e coredgrafa é
autora do espetaculo Cura, inspirado a partir da vivéncia da artista com o neto, Théo,
portador de epidermdlise bolhosa, uma doenca rara. O cantor Carlinhos Brown falou
sobre sua atuacdo de quase trés décadas com a ONG Pracatum, em Salvador, que
realiza acdes de impacto cultural e socioeconémico na comunidade de Candeal
Pequeno de Brotas. O espetaculo Cura conta com trilha de Carlinhos Brown.

=~ Boehri
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® Dia 15 de dezembro

Além de uma estrela da musica nacional, Carlinhos Brown € também um
transformador social. Ao longo de quase trés décadas de atuacdo com a ONG
Pracatum Acado Social, o artista promove acfes de impacto socioecondmico em
Candeal Pequeno de Brotas, Salvador, por meio de uma rede colaborativa formada
por moradores para a construcdo de uma comunidade unida e mobilizada na luta por
seus direitos. Por isso, a Casa Hunter teve a honra de conceder a Carlinhos Brown o
Prémio Gente Rara nesta noite especial. A homenagem foi entregue por Deborah
Colker, parceira de criacdo e amiga do cantor. Antoine e Fernanda Daher fizeram
guestdo de cumprimentar o homenageado.
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Para finalizar uma noite que ficou marcada em nossas vidas, Carlinhos Brown cantou
sucessos em um pocket show para o Prémio Gente Rara. Nao poderiamos estar mais
felizes ao homenagear o artista e ainda ganhar de presente uma apresentacao
especial para os raros. Assim encerramos a 72 edicao do Prémio Gente Rara. Foram
trés dias de muito aprendizado, troca de experiéncias e de reconhecimento as maos

gue transformam nosso mundo.
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Estas sdo maos que transformam o mundo! Nossos homenageados nesta noite
inesquecivel para os raros do Brasil! Um prémio da Casa Hunter Hunter a aqueles que
dedicam suas vidas a causas sociais e aos raros.
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Nos vemos em 2022!

L J

CASA
HUNTER




