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1. Relatorio

Trata-se de aprovacao de cronograma de inspecao
internacional (SEI 2618083) com vistas a Certificacao de Boas
Praticas de Fabricacao (CBPF) de Produto de Terapia Génica.

A empresa PTC Farmacéutica do Brasil
Ltda. peticionou os expedientes 0769455/23-9 e 0769285/23-6
em conformidade com o preconizado com a Resolucao-RDC n?@
505, de 27 de maio de 2021.

2. Analise

Para esta certificacdo, a area tecnica responsavel,
Geréncia de Sangue, Tecidos, Células e Orgaos - GSTCO, analisou
0os expedientes protocolados referente ao pedido de Certificado
de Boas Praticas de Fabricacao (CBPF) para a planta fabril da
empresa, da analise por avaliacao da matriz de risco, a empresa
em questao, enquadra-se na situacao “risco sanitario potencial” e
neste sentido indicou a necessidade da realizacao de inspecao.

Inicialmente ressalta-se da analise do dossié de
registro do Upstaza (Eladocageno exuparvoveque), que € um
produto de terapia génica in vivo, com base no vetor AAV-2, que
expressa a enzima humana descarboxilase L-aminoacidos
aromaticos (gene dopa decarboxilase (DDC) humano) para



tratamento de pacientes com AADC com um fenétipo grave,
considerada doenca rara.

Destaca-se algumas consideracdes constantes dos
Pareceres técnicos relacionado a cada expediente peticionado e
referenciados anteriormente:

A planta fabril envolvida na fabricacao do
componente ativo biolégico e produto acabado Upstaza
(Eladocageno exuparvoveque), da empresa PTC Farmacéutica do
Brasil Ltda. Todas as etapas de producao e controle de qualidade,
bem como estudo de estabilidade de forma parcial sao realizadas
na planta da MassBiologic South Coast, localizada 1240
Innovation Way - Fall River, Massachussetts (MA) 02720 -
Estados Unidos da América (EUA). A empresa nao possui
CBPFs emitidos pela Anvisa para a unidade operacional que
contempla a linha objeto da peticdao. O Certificado de Boas
Praticas de Fabricacao (CBPF) apresentado refere-se a inspecao
realizada pela Health Products Regulatory Authority (HPRA) -
Irlanda, em 2022. Entretanto, o Relatério de Inspecao que
subsidiou a concessao do CBPF menciona quatro componentes
de BPF onde sao apontadas nao conformidades maiores,
bem como outros oito componentes que fazem referéncia a nao
conformidades classificadas como “Outras”.

Considerando a anadlise e diante da complexidade do
processo produtivo, e da caracteristica inédita do produto e seu
processo fabril, a GSTCO por meio do DESPACHO N©°
151/2023/SEI/GSTCO/GGBIO/DIRE2/ANVISA, entendeu como
necessaria a inspecao sanitaria na planta da MassBiologics South
Coast (1240 Innovation Way, Fall River, Massachussetts - EUA.

E importante pontuar ainda, que o processo de
inspecao e certificacao de BPF de plantas fabris de produtos de
terapia avancada esta sendo realizado na GSTCO seguindo as
mesmas diretrizes da area de inspecao e fiscalizacao da ANVISA
e em conformidade a padronizacao PIC/s.

3. Voto

Diante do exposto, Voto pela Aprovacao do
cronograma de inspecao constante neste processo na planta
fabril da empresa conforme documento (SEI 2618083).

Ademais, manifesto-me de forma FAVORAVEL ao
ressarcimento aos inspetores designados para a missao, caso se
faca necessaria a realizacao de testes COVID-19, em transito ou



no destino, para atendimento as exigéncias relacionadas a
situacao de pandemia pelo novo coronavirus.

Este € o voto que submeto a deliberacao pela
Diretoria Colegiada da Anvisa e solicito por fim, a inclusao em
Circuito Deliberativo.

Documento assinado eletronicamente por Meiruze Sousa
. Freitas, Diretora, em 13/10/2023, as 12:34, conforme
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| do Decreto n? 10.543, de 13 de novembro de 2020
. http://www.planalto.gov.br/ccivil 03/ ato2019-
2022/2020/decreto/D10543.htm.
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