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Chapter 1

Duchenne: A Jornada do Guerreiro em Busca do
Tratamento

Capitulo 1: O Chamado a Aventura - O Diagndstico

Jornada de um guerreiro muitas vezes comeg¢a com um

chamado pode surgir compequenos sinais, desafios
no desenvolvimento motor ou ddvidas que se instalam. E

o momento de buscar respostas e embarcar na aventura do
diagnéstico.

O Exame Genético: A Prova Concreta

O exame genético é a pedra fundamental dessa jornada. Ele

é quem da nome ao desafio, identificando a altera¢ao no gene
DMD que causa a Distrofia Muscular de Duchenne.
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- Por que é crucial? Sem ele, a confirmacao do diagnéstico e,
principalmente, o acesso a muitos tratamentos de ponta
(como as terapias génicas) sao impossiveis. Ele é a identi-
dade da condicao de seu filho.

- Oquebuscar? Orelatériodoexamedevedetalharamutacdo
especifica (delecdo, duplicacao, mutacdo de ponto, etc.) e o
exon afetado. Guarde-o com muito cuidado!
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Capitulo 2: Mentores e Aliados - A Equipe Médica e a
Prescricao

Todo guerreiro precisa de seus mentores e aliados.
por médicos especialistas quetracardo as melhores
estratégias de cuidado e tratamento.

O Laudo Médico Fundamentado: O Mapa do Guerreiro

Apds o diagndstico genético, seu médico especialista (neuro-
pediatra, geneticista) elaborara o Laudo Médico Fundamentado.
Este documento € a sua arma mais poderosa na busca pelo
tratamento:

- ContetudoEssencial: Eledevedetalharohistoricoclinicodo
paciente, a confirmacao do diagnostico genético, o estagio
atual da doenca, os tratamentos ja tentados, a justificativa
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clara e baseada em evidéncias cientificas para a indicacdo
do novo medicamento (Elevidys, Givinostat, Agamree), e
como ele pode trazer beneficios significativos para o caso
especifico do paciente. Quanto mais detalhado e especifico,
melhor!

A Prescricao (Receita Médica): O Selo da Batalha
A prescricdo é o documento que oficializa o tratamento indi-
cado. Cada medicamento tem suas particularidades:

- Elevidys (Delandistrogene Moxeparvovec): Terapia
Génica de Infusdo Unica
- Administrag¢do: E uma infusdo intravenosa tinica (dose
Uinica, para a vida toda), administrada em ambiente contro-
lado.
- Particularidade para Aplicacao: O medicamento chega
resfriado e requer uma equipe de satide altamente treinada
para sua aplicacdo. Por isso, a aplicacao da dose é sempre
planejada para ser realizada no domicilio do autor (pa-
ciente) ou em local extremamente proximo e adaptado,
garantindo a seguranca e a integridade do medicamento
e do procedimento. Essa particularidade é um ponto chave
a ser defendido judicialmente, se necessario.
- Givinostat (Duvyzat): Uso Oral
- Administra¢do: Eummedicamentodeusooral,geralmente
administrado duas vezes ao dia (a cada 12 horas), apds as
refeicoes. A precisdo na dosagem e na frequéncia é vital
para sua eficacia.

- Agamree (Vamorolone): Uso Oral
- Administracdao: Também é um medicamento de uso oral,

com frequéncia e dosagem a serem determinadas pelo
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médico, geralmente uma vez ao dia. E importante seguir
rigorosamente as orientacoes de seu especialista.



Chapter 3

Capitulo 3: Atravessando o Limiar - A Busca pelo Acesso
Judicial

Muitas vezes, o caminho para o tratamento de ponta

judicial.Para isso,vocé precisara de um aliado
estratégico: a advocacia especializada.

Advocacia Especializada: O Guia no Labirinto Judicial

Contar com advogados que dominam o Direito a Satde e as
particularidades das doencas raras é fundamental. Eles serdo
seus sabios conselheiros nesse complexo terreno.

Passo a Passo da Acao Judicial:

1. Reunido de Documentos: Junte seu laudo médico fun-
damentado, a prescricdo, o exame genético, e qualquer
negativa de cobertura do plano de satde ou do SUS. Quanto
mais evidéncias, mais forte sera sua armadura.
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2. Peti¢dolnicial: E o documento que da inicio ao processo,
apresentando ao juiz a sua histdria e a necessidade do
tratamento.

3. A Liminar (Tutela de Urgéncia) vs. A Sentenca:

- Liminar: E a primeira vit6ria rapida. Uma decis3o pro-
visoria do juiz, dada em carater de urgéncia, que obriga o
plano ou o SUS a fornecer o medicamento enquanto o
processo principal tramita. E a espada que abre o caminho
imediato.

- Sentenca: E a vitdria definitiva ao final do processo, que
confirma ou modifica a liminar.

1. Acompanhamento do Processo: Seu advogado acompan-
hara cada movimento, garantindo que o processo avance e
seus direitos sejam defendidos.
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Capitulo 4: A Prova - Os Exames Essenciais para o
Tratamento

Antes de alcancar a recompensa, 0 guerreiro precisa estar
manter exames atualizados para monitorar a satde e
garantir a seguranca e eficacia da terapia.

Exames em Dia: O Escudo de Protecao

A lista exata de exames deve ser sempre orientada pelo médico
de seu filho, mas alguns sao frequentemente solicitados:

MonitoramentoGeraldaDMD(LinhadeBaseeContinuo):
Funcao Cardiaca: Ecocardiograma, Ressonancia Cardiaca
(para avaliar o coracao).
- Funcao Pulmonar: Espirometria (para avaliar a capacidade
respiratoria).
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- Funcio Ossea: Densitometria §ssea (importante, especial-
mente para quem usa corticoides).

- Exames de Sangue Gerais: Hemograma completo, funcao
hepatica (enzimas do figado como AST, ALT, Gama-GT),
funcdo renal (creatinina, ureia), eletrdlitos, creatina
quinase (CK).

- ExamesEspecificosparaElevidys(TerapiaGénica-Con-
forme Nota Técnica MS e Indicacdes Gerais):

- Sorologiasvirais(paraHepatites,HIV,etc.).

- Funcdo hepatica detalhada (fundamental antes e depois,
pela via de administracao).

- Funcaorenal.

- Avaliacdo imunoldgica e testes para anticorpos neutral-
izantes (se aplicavel, para outras terapias génicas).

- Funcdocardiacaepulmonaratualizadas.

- ExamesEspecificosparaGivinostat(UsoOral):

- Monitoramento da funcao hepatica.

- Contagem de plaquetas (hemograma completo, devido a
possiveis efeitos na coagulacao).

- Outrosexamesdesangueconformeorientacdomédica,para
monitorar potenciais efeitos colaterais.

- ExamesEspecificosparaAgamree(Vamorolone-Corti-
coide):

- Monitoramento de densidade 0ssea.

- Controle de glicemia (niveis de a¢licar no sangue) e pressao
arterial.

- Avaliagdooftalmolodgica(paracatarataouglaucoma).

- Monitoramentodecrescimentoepeso.
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Capitulo 5: A Recompensa - A Aplicacdo do Tratamento e
o Retorno

Chega o momento da recompensa, o climax da sua
a aplica¢do,a jornada continua,agora com novas
esperancas e desafios.
A Aplicacao da Infusao (Elevidys): A Entrega da Recompensa

- Preparacdo para Aplicacdo: Para o Elevidys, a exceléncia
e a seguranca sao prioridades. O medicamento chega re-
frigerado e é imprescindivel que a aplica¢do da dose Ginica
intravenosa seja feita por uma equipe altamente especial -
izada. Em virtude do domicilio do autor, da gravidade da
doenca e das particularidades da aplica¢do, se nao houver
uma equipe treinada em sua localidade, sera solicitado e
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providenciado o treinamento dessa equipe para garantir a
correta e segura administracao do medicamento.

- 0 Dia da Infusdo: Sera um dia marcante, com a equipe
médica e de enfermagem preparada para todo o procedi-
mento e monitoramento.

O Inicio do Tratamento Oral (Givinostat / Agamree): A
Manutencao da Vitalidade

- Paraosmedicamentosdeusooral,comoGivinostateAgam-
ree, a recompensa se materializa na adesdo diaria. Seguir
rigorosamente a prescri¢cdao de seu médico (dosagem, fre-
quéncia, relagcdo com refeicoes) é essencial para garantir a
eficacia do tratamento a longo prazo.

O Retorno a Comunidade: Uma Nova Jornada Comeca

Apds o inicio do tratamento, uma nova fase se inicia. E o retorno
do guerreiro, agora transformado. O acompanhamento médico
continuo, a adesdo as terapias complementares (fisioter- apia,
fonoaudiologia, etc.) e a manutencao de uma vida com
qualidade sdao os proximos passos.

Conte sempre com 0 apoio de nossa equipe especializada. Sua
luta é a nossa luta. Permaneco a disposicao para cada passo
nessa busca por um desfecho positivo, com a certeza de que a
luta continua e a esperanga nos guia. Vocé ndo esta sozinho
nessa jornada!

Encerro este guia com a certeza de que, como sua advogada
especialista em Direito a Saiilde, minha missao é ser sua bussola
e sua forca em cada etapa dessa jornada. Sei que o caminho
pode apresentar desafios, mas quero que saiba que vocé nao
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esta sozinho(a).

Meu compromisso € estar ao seu lado, traduzindo a com-
plexidade juridica em clareza, defendendo seus direitos com
a pericia de quem entende cada detalhe das doencas raras e
dos tratamentos inovadores. Conte com minha dedicacdo para
buscar as solu¢des mais eficazes e garantir que o acesso a saude
seja, de fato, um direito conquistado e vivido.

Juntos, transformaremos cada obstaculo em um degrau rumo a
vitéria. Permaneco a sua inteira disposicdo para qualquer
davida ou para o préximo passo.

Nota Importante: Este e-book é um guia informativo geral e
ndo substitui a consulta a profissionais de saide e advogados
especializados. Cada caso é inico e deve ser avaliado individual -
mente por uma equipe multidisciplinar.

Dra. Cintia Coutinho Cabral
Advocacia Especializada em Saude
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