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Resumo: O Brasil, por meio do SUS, ja  gastou aproximadamente 1 bilha o de 

reais com o onasemnogeno abeparvoveque (Zolgensma®), terapia ge nica 

para atrofia muscular espinhal. Nesse contexto, as patentes podem 

influenciar o acesso e o preço dessas tecnologias, embora sua identificaça o 

seja dificultada pelo depo sito ocorrer antes da definiça o dos nomes 

comerciais e gene ricos. Este estudo teve como objetivo mapear e investigar 

as patentes relacionadas ao Zolgensma®, analisando sua vige ncia, principais 

tecnologias e depositantes. Foram identificadas 17 famí lias de patentes, 

majoritariamente depositadas pelo Nationwide Children’s Hospital. No 

Brasil, quatro famí lias possuem documentos equivalentes no INPI, pore m 

nenhuma foi deferida. A patente base da tecnologia, depositada 

internacionalmente em 2009, tambe m na o foi depositada no Brasil. Esses 

resultados indicam oportunidades para o fortalecimento da pesquisa, 

desenvolvimento e inovaça o nacional em terapias ge nicas, especialmente 

para a atrofia muscular espinhal.  

Palavras-chave: Atrofia Muscular Espinhal. Zolgensma. Patentes. Sistema 

U nico de Sau de do Brasil. 

 

Abstract: Brazil, through the Unified Health System (SUS), has already spent 

approximately BRL 1 billion on onasemnogene abeparvovec (Zolgensma®), 

a gene therapy for spinal muscular atrophy. In this context, patents may 

influence access to and the price of these technologies, although their 

identification can be challenging because patent applications are filed before 

commercial and generic names are defined. This study aimed to map and 

investigate patents related to Zolgensma®, analyzing their validity, main 

technologies, and applicants. Seventeen patent families were identified, most 

of them filed by Nationwide Children’s Hospital. In Brazil, four families have 

equivalent patent applications at the Brazilian National Institute of Industrial 

Property (INPI), but none has been granted. The foundational patent for the 

technology, internationally filed in 2009, was also not filed in Brazil. These 

findings indicate opportunities to strengthen national research, 

development, and innovation in gene therapies, particularly for spinal 

muscular atrophy. 
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1. Introdução 

Terapias Avançadas no Brasil 

 

Segundo a Age ncia de Vigila ncia Sanita ria, podem ser considerados produtos de 
terapias avançadas (PTAs) os medicamentos especiais que abrangem terapia ge nica, terapia 

celular avançada e de engenharia tecidual (desenvolvimento de tecidos artificiais para uso em 

humanos) (Age ncia Nacional de Vigila ncia Sanita ria [ANVISA], 2025). A ediça o gene tica e  uma 

abordagem de modificaça o gene tica que utiliza me todos moleculares para alterar genes 

envolvidos em doenças humanas, e tem sido aplicada em pesquisas para terapias antica ncer, 

doenças hematolo gicas, infecço es virais e doenças oculares (Costanzi-Strauss & Strauss, 

2015). 

Globalmente, foram aprovadas diversas terapias avançadas, dentre terapias ge nicas e 

celulares. So  nos Estados Unidos da Ame rica (US), sa o mais de 40 terapias ja  aprovadas pela 

US Food and Drug Administration (U.S. Food and Drug Administration [FDA], 2024). Ja  no 

Brasil, ate  o iní cio de 2025, apenas uma parte das tecnologias disponí veis ja  estava aprovada 

junto a  Anvisa (Tabela 1), dentre elas, o onasemnogeno abeparvoveque. 

 

TABELA 1 

Exemplos de terapias avançadas aprovadas internacionalmente e pela Anvisa 

Marca 
(Fabricante) 

Ativo Doença  Ano de 
Aprovação 

Preço Estimado  

Terapias in vivo 

Zolgensma® 
(Novartis 

Biociências) 

Onasemnogeno 
abeparvoveque 

Atrofia muscular espinhal 
até os 2 anos de idade.  

2020 R$ 10,5 milhões1 

Hemgenix® (CSL 
Behring) 

Etranacogene 
dezaparvovec 

Hemofilia B – Deficiência 
congênita de fator IX 

sanguíneo 

2024 US$ 3,5 milhões a 

Roctavian® 
(Biomarin Brasil) 

Valoctocogeno 
roxaparvoveque 

Hemofilia A – Deficiência 
de fator VIII sanguínea 

2024 US$ 2,9 milhões b 

Luxturna® 
(Novartis 

Biociências) 

Voretigene 
neparvovec 

Perda de visão por 
distrofia retiniana 

hereditária 

2020 R$ 3,5 milhões1 

Terapias ex vivo 

Tecartus®  
(Gilead Sciences) 

Brexucabtagene 
autoleucel 

Linfoma de células 
do manto (LCM); e 

Leucemia linfoblástica 
aguda (LLA). 

2022 R$ 1,1 milhão1 

Yescarta®  
(Gilead Sciences) 

Axicabtageno 
ciloleucel 

Linfoma de grandes 
células B e Linfoma 

folicular - Linfomas não-
Hodgkin. 

2024 R$ 2,44 milhões1 

Kymriah®  
(Novartis) 

Tisagenlecleucel               Leucemia linfoblástica 
aguda de células B. 

2022 R$ 2,43 milhões1 
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Carvykt®  
(Janssen Cilag) 

Ciltacabtageno 
autoleucel  

Mieloma múltiplo. 2023 R$ 3,5 milhões1 

Fonte: Anvisa1 e CMED (Anvisa) (https://agenciabrasil.ebc.com.br/saude/noticia/2024-04/anvisa-lanca-painel-

para-consulta-de-precos-de-medicamentos);  

a - https://www.drugdiscoverytrends.com/how-price-safety-and-efficacy-shape-the-cell-and-gene-therapy-

landscape/?utm. b - https://www.fiercepharma.com/pharma/biomarin-ceo-alexander-hardy-hemophilia-gene-

therapy-roctavian-needs-3-stars-aligned. Fonte: Dos autores, 2026. 

Nota: As terapias ge nicas in vivo consistem na administraça o direta do vetor terape utico no organismo do paciente, 

promovendo a transfere ncia ge nica diretamente a s ce lulas-alvo. Por outro lado, terapias ex vivo envolvem a coleta 

de ce lulas do paciente, sua modificaça o gene tica em ambiente controlado e posterior reintroduça o no organismo, 

permitindo maior controle sobre o processo de ediça o gene tica. 

 

Zolgensma 

 

O Zolgensma e  uma terapia gene tica inovadora aprovada pelo FDA em 2019 nos EUA 

para o tratamento da atrofia muscular espinhal (AME), uma doença neuromuscular rara e 

grave que afeta uma em cada 10 mil pessoas no mundo, primeiramente relatada em 1890 

(Mercuri, 2021). No curso da doença, os neuro nios motores morrem devido a  falta da proteí na 

sintetizada atrave s dos genes SMN (Survival motor neuron) e os pacientes va o aos poucos 

sentindo os sinais e sintomas da doença, incluindo a perda do controle e da força muscular; a 

incapacidade/dificuldade na realizaça o de movimentos de locomoça o, deglutiça o, movimento 

de segurar a cabeça e ate  mesmo a respiraça o (European Commission, 2020; Mercuri, 2021). 

Somando-se a isso, ha  outras complicaço es derivadas da AME como conseque ncia da fraqueza 

muscular, que sa o tratadas por atendimento me dico e de suporte multidisciplinar, incluindo 

manejo ortope dico e espinhal, manejo nutricional, de deglutiça o e gastrointestinal, manejo 

pulmonar, cuidados agudos e cuidados paliativos.  

O progno stico para pacientes portadores de AME tipo 1, com 2 co pias do SMN2, e  grave, 

com o surgimento dos primeiros sinais da doença logo apo s 6 meses de nascimento, de modo 

que os pacientes ja  necessitam de suporte ventilato rio e nutricional meca nico apo s o primeiro 

ano de vida, com perspectiva ma xima de sobrevive ncia de dois anos. A terapia com Zolgensma 

e  indicada tanto para doentes com atrofia muscular espinal (AME) 5q, com uma mutaça o 

biale lica no gene SMN1 e um diagno stico clí nico de AME de Tipo 1, como para doentes com 

AME 5q com uma mutaça o biale lica no gene SMN1 e ate  3 co pias do gene SMN2. A terapia 

ge nica, neste caso, funciona fornecendo ao organismo uma co pia funcional do gene SMN1, que 

esta  ausente ou defeituoso em pacientes com AME tipo 1. Ao repor esse gene, o Zolgensma 

visa interromper a progressa o da doença e melhorar a qualidade de vida dos pacientes. Uma 

co pia funcional do gene SMN1 e  entregue a s ce lulas nervosas atrave s da utilizaça o de um 

vetor adeno-associado (AAV9), incapaz de se replicar devido a  remoça o dos genes rep e cap 

do genoma de AAV de tipo selvagem (European Commission, 2020; Mercuri, 2021). 

 

Custos no SUS 

 

Entre 2019 e 2022, o Ministe rio da Sau de gastou R$ 944,8 milho es para cumprir aço es 

judiciais relacionadas ao medicamento Zolgensma para tratamento de AME, uma me dia anual 

                                                           
 

https://agenciabrasil.ebc.com.br/saude/noticia/2024-04/anvisa-lanca-painel-para-consulta-de-precos-de-medicamentos
https://agenciabrasil.ebc.com.br/saude/noticia/2024-04/anvisa-lanca-painel-para-consulta-de-precos-de-medicamentos
https://www.drugdiscoverytrends.com/how-price-safety-and-efficacy-shape-the-cell-and-gene-therapy-landscape/?utm
https://www.drugdiscoverytrends.com/how-price-safety-and-efficacy-shape-the-cell-and-gene-therapy-landscape/?utm
https://www.fiercepharma.com/pharma/biomarin-ceo-alexander-hardy-hemophilia-gene-therapy-roctavian-needs-3-stars-aligned
https://www.fiercepharma.com/pharma/biomarin-ceo-alexander-hardy-hemophilia-gene-therapy-roctavian-needs-3-stars-aligned
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de R$ 251,9 milho es para o tratamento de aproximadamente 29 pacientes. Adicionalmente, 

foram gastos R$ 146 milho es no fornecimento dessa terapia para crianças com mais de dois 

anos de idade, o que esta  fora da recomendaça o contida na bula do medicamento e no parecer 

da CONITEC (Kretzschmar et al., 2024).  

No Brasil, o direito a  sau de e  um direito social, de acordo com a Constituiça o Federal, 

sendo garantido a todos os cidada os atrave s de polí ticas sociais de Estado visando a  reduça o 

do risco de doença e ao acesso universal e igualita rio a s aço es e serviços para a sua promoça o, 

proteça o e recuperaça o (Branda o et al., 2011). Contudo, reside no Poder Judicia rio, atrave s da 

judicializaça o, a alternativa que visa garantir esse direito fundamental a  sau de aos cidada os 

(Branda o et al., 2011; Kretzschmar et al., 2024) sem o devido tratamento pelo Sistema U nico 

de Sau de (SUS). 

Dessa forma, em dezembro de 2022, a Comissa o Nacional de Incorporaça o de 

Tecnologias no Sistema U nico de Sau de (CONITEC) emitiu relato rio com decisa o favora vel a  

incorporaça o do Zolgensma no SUS para o tratamento de pacientes pedia tricos ate  6 meses 

de idade com AME do tipo 1 que estejam fora de ventilaça o invasiva acima de 16 horas por 

dia (Comissa o Nacional de Incorporaça o de Tecnologias no Sistema U nico de Sau de 

[CONITEC], 2022). 
Apesar de as terapias avançadas representarem inovaço es tecnolo gicas significativas 

no tratamento de doenças graves e raras, seu custo e  elevadí ssimo e, portanto, e  um desafio 

tanto para os adquirentes dessas soluço es, sejam eles os pacientes, os planos de sau de ou o 

SUS do Brasil. O preço dessas terapias pode variar amplamente, dependendo do tipo de 

tratamento e da doença a ser tratada, ale m de diversos outros fatores, como os riscos 

associados a  pesquisa, os custos estruturais e de pessoal especializado, despesas com ensaios 

pre -clí nicos e clí nicos em humanos, ale m das etapas de registro em age ncias sanita rias e da 

criaça o de um portfo lio de proteça o intelectual (DiMasi et al., 2016; Wagner & Wakeman, 

2016). 

Assim, apesar de na o ser sempre clara a relaça o de mercado entre o custo e o preço 

cobrado pelos medicamentos, parte dos preços cobrados pelas terapias avançadas pode ser 

atribuí da na o so  a um domí nio tecnolo gico, mas, principalmente, por meio do uso arrojado 

do sistema de propriedade industrial, atrave s de uma estrate gia de proteça o por patentes, 

limitando assim a produça o e comercializaça o da tecnologia pelos demais concorrentes do 

mercado (Guimara es, 2023). No setor farmace utico, as patentes apresentam um papel 

estrate gico, uma vez que a pesquisa e desenvolvimento de novos fa rmacos te m custo 

estimado entre US$ 320 milho es e 2,7 bilho es (Barton & Emanuel, 2005; DiMasi et al., 2016; 

Prasad & Mailankody, 2017; Ward, 2023) por medicamento  aprovado,  algo  perto  de  17%  

do  faturamento  anual  dessa  indu stria (Wagner & Wakeman, 2016). Considerando que este 

tí tulo de propriedade e  garantidor de exclusividade de produça o e comercializaça o de um 

produto, consequentemente, a proteça o da tecnologia por patentes se torna uma forma 

indispensa vel de retorno desse investimento (DiMasi et al., 2016). 

 

Sobre a proteção por patentes 

 

Apesar dos documentos de patente serem pu blicos e de acesso gratuito a  populaça o, 

descobrir quais patentes esta o relacionadas a cada medicamento ou terapia avançada na o e  

uma tarefa ta o o bvia, uma vez que um medicamento pode demorar anos para ser lançado, 

devido a s exige ncias com ensaios clí nicos, e o depo sito da patente ocorre nos esta gios iniciais 

do desenvolvimento de uma tecnologia. Assim, palavras-chave ou descritores como os nomes 
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comerciais e gene ricos do medicamento dificilmente estara o presentes no momento inicial 

da pesquisa e, consequentemente, no documento de patente no momento do depo sito.  

Ademais, em se tratando de medicamentos biolo gicos, a identificaça o das patentes de 

refere ncia e  um processo muito mais complicado do que com medicamentos de mole culas 

pequenas, pois e  comum existir um portfo lio paralelo de patentes para outros componentes 

das formulaço es ou patentes incrementais e que podem inclusive na o pertencer aos 

proprieta rios do ativo (Ward, 2023). Ale m disso, existem os Certificados Complementares de 

Proteça o que alguns paí ses adotam, os quais estendem o prazo de vige ncia das patentes como 

forma de estimular a criaça o de medicamentos para o tratamento de doenças pedia tricas e 

doenças raras o rfa s de tratamento (Hu et al., 2020). 

Dessa forma, uma precisa divulgaça o das patentes relativas a essas tecnologias de 

terapias avançadas e de seu conteu do pode auxiliar no desenvolvimento de terapias 

avançadas concorrentes e ate  melhores soluço es tecnolo gicas. Por outro lado, em paí ses onde 

a patente na o foi depositada, na o existe prerrogativa de direito sobre aquela invença o, 

permitindo maior liberdade para o desenvolvimento, produça o e comercializaça o de 

biossimilares relacionados a esses medicamentos e/ou terapias. 

Diferentes estudos abordam a incorporaça o de tecnologias me dicas de alto custo para 
doenças raras no SUS,  como, por exemplo, a distribuiça o de Zolgensma (Guimara es, 2023), 

os custos e perfis de pacientes que judicializaram o acesso ao Zolgensma no SUS (Kretzschmar 

et al., 2024), enfatizando assim a relaça o entre os custos de aquisiça o e a importa ncia de 

polí ticas pu blicas inclusivas e sustenta veis para atender a populaço es vulnera veis. No 

entanto, estes estudos na o abordam a tema tica das patentes.  

Ja  Zhou & Wang (2021) apresentam uma ana lise abrangente das patentes globais de 

terapia ge nica, destacando o domí nio dos EUA e o ra pido avanço da China no desenvolvimento 

destas tecnologias, mas na o tratam detalhadamente de nenhuma das patentes do Zolgensma. 

Ponomarev et al. (2023) abordam ensaios clí nicos e patentes sobre os tratamentos das AME, 

incluindo o Zolgensma, Spinraza® (nusinersen) e Evrysdi® (risdiplam), no entanto, na o ha  

um aprofundamento em relaça o a todas as patentes do Zolgensma, ale m de serem silentes 

sobre a vige ncia das mesmas no Brasil. Sendo assim, o objetivo desse trabalho e  o 

levantamento das patentes relacionadas ao Zolgensma, analisando-se as tecnologias 

protegidas e mapeando-se os depositantes, os paí ses de origem desta tecnologia e mercados 

de interesse, com foco no portfo lio depositado no Brasil. 

 

2. Métodos 

A base de dados utilizada para a busca das patentes do Zolgensma foi a Cortellis Drug 

Discovery Intelligence® (CDDI) da Clarivate Analytics®, a qual possui mais de 400 mil 

documentos de patentes depositados nos sete maiores escrito rios  de  patente  do  mundo,  a  

saber, China National  Intelectual  Property Administration (CNIPA), United States Patent and 

Trademark Office (USPTO), European Patent  Office  (EPO),  World  Intellectual Property 

Organization  (WIPO),  Japan  Patent  Office (JPO), Korean Intelectual Property Office (KIPO) e 

o Indian Patent Office (IPO). Essa base privada de dados oferece capacidades avançadas de 

busca de patentes, pois possui resumos e palavras-chave preparados por uma equipe editorial 

para cada patente e permite que os usua rios realizem buscas direcionadas e especí ficas para 

medicamentos atrave s dos nomes de seus ativos ou nomes comerciais, ale m de outras 

ferramentas de busca por estrutura quí mica e de dados bibliogra ficos (Clarivate Analytics, 

2025).  
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A estrate gia de busca utilizou o descritor [zolgensma], no campo “Quick Search”, em maio 

de 2026, para recuperaça o de documentos de patentes relacionados a este medicamento, 

tendo sido enta o identificadas 17 famí lias de patentes cujo princí pio ativo e  o onasemnogene 

abeparvovec. No intuito de recuperar os documentos de patentes do Zolgensma depositados 

no Brasil, foi realizada uma nova busca na base de patentes Espacenet, utilizando como 

para metro de busca os nu meros das patentes base identificadas na CDDI, e foram recuperados 

assim todos os documentos das famí lias INPADOC, entre eles o documento equivalente com 

depo sito no Instituto Nacional da Propriedade Industrial do Brasil. Os documentos 

recuperados em cada base foram colocados em planilhas do programa Microsoft Excel®, para 

eliminaça o de duplicatas e criaça o de um banco de dados. 

 

3. Resultados e Discussão 

A Tabela Suplementar 1 apresenta todas as 17 famí lias de patentes localizadas na base 

de busca Cortellis Drug Discovery Intelligence, ale m do detalhamento tecnolo gico revelado e 

pleiteado em cada uma dessas patentes-base. Primeiramente, verifica-se que todos os 

depositantes de patentes sa o empresas, instituiço es e universidades dos EUA, caracterizando 

assim um predomí nio desse paí s no desenvolvimento desta tecnologia. Adicionalmente, nota-

se que, dessas famí lias de patentes, apenas quatro possuem documento equivalente 

identificado no INPI do Brasil, e duas possuem prazo para entrar com pedido nacional no paí s 

(WO2024226406 e WO2023086615).  

Uma ana lise do andamento processual das patentes depositadas no Brasil revelou que 

os pedidos de patente BR112015002168, BR112015027336 e BR112019013268, analisados 

atrave s de tra mite priorita rio solicitado pelo Ministe rio da Sau de em 2020, foram indeferidos 

com base nos artigos 8 e 13 da Lei de Propriedade Industrial nº 9279 de 1996 (LPI) (Lei nº 

9.279, 1996), enquanto que o pedido de patente BR112021009739 esta  aguardando o exame 

te cnico. Observa-se que a patente base originadora da tecnologia, com data de prioridade 

internacional de 2009 e publicada sob o nu mero WO2010071832, na o foi depositada no 

Brasil. 

Tal fator e  curioso, uma vez que o Brasil tem sido um paí s estrate gico para o depo sito 

de patentes por muitas empresas e um dos fatores que corroborariam o interesse do Brasil 

para o depo sito das patentes por empresas e instituiço es estrangeiras pode ter relaça o com o 

tamanho do mercado farmace utico. Contudo, em relaça o a outros mercados, os brasileiros 

gastam menos (Nuno Fracht, 2025). Por exemplo, em 2022, os brasileiros gastaram cerca de 

R$ 106 bilho es em farma cias com um consumo per capita anual de US$ 123, apenas menos 

que os americanos (US$ 1.229 por pessoa) e a populaça o da Alemanha (US$ 884 por pessoa), 

do Canada  (US$ 879), da França (US$ 671), da Ita lia (US$ 624), do Reino Unido (US$ 527) e 

da Espanha (US$ 525). 

Talvez se justifique na o designar o Brasil para o depo sito de uma patente da famí lia, 

pois o Nationwide Children's Hospital na o fazia parte de uma grande indu stria farmace utica 

e os custos com propriedade industrial podem ser muito altos quando somados aos custos de 

desenvolvimento da tecnologia em si e aos custos com ensaios clí nicos, por exemplo. Ademais, 

ja  foi relatado na literatura cientí fica que paí ses da Ame rica Latina como o Brasil na o possuem 

uma participaça o relevante na produça o de patentes nem de artigos cientí ficos no tocante a s 

terapias ge nicas (European Commission, 2020; Guimara es, 2023; Jiang et al., 2023; 
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Kretzschmar et al., 2024) e, estando a par disso, a depositante pode ter priorizado paí ses com 

concorre ncia mais forte pela mesma tecnologia. 

A Figura 1 e a Figura 2 apresentam, respectivamente, a quantidade de patentes 

depositadas internacionalmente por ano e os maiores depositantes de patentes nos sete 
maiores escrito rios do mundo e no Brasil. Como ja  foi dito, o ano de publicaça o da primeira 

patente base sobre o onasemnogeno abeparvoveque foi o de 2010, tendo sido essa patente 

depositada no ano de 2009.  

 

Figura 1 

Ano de publicaça o das patentes sobre o Onasemnogeno abeparvoveque nos sete maiores 

escrito rios de patente do mundo 

  

Fonte: Adaptado de Cortellis Drug Discovery Intelligence, 2026 

 

Ainda, como pode ser observado na Figura 1, os anos com mais patentes publicadas a 

respeito dessa tecnologia foram os anos de 2019 e 2022, com 3 documentos para cada um 

desses anos. Deve-se considerar que mais patentes podera o ser publicadas no futuro 

referentes aos anos de 2023 e 2024, pois existe um perí odo de sigilo entre o pedido de patente 

e sua publicaça o que e  de 18 meses, mas que pode variar em casos de solicitaço es de 

publicaça o antecipadas ou ate  mesmo mais tempo em casos especí ficos como casos 

relacionados a  segurança nacional (Lei nº 9.279, 1996). 

 

Figura 2 

Depositantes das patentes publicadas sobre o onasemnogeno abeparvoveque nos sete 

maiores escrito rios do mundo. Nota-se que existem casos de cotitularidade e a figura se refere 
aos nu meros de depo sitos de cada titular 
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Fonte: Adaptado de Cortellis Drug Discovery Intelligence, 2026 

 

O principal depositante dessas patentes foi o mesmo que originou a tecnologia, a 

instituiça o norte-americana Nationwide Children's Hospital, titular de 12 das 17 famí lias de 

patentes localizadas. Nesse sentido, nota-se que essa instituiça o desenvolveu inicialmente 

essa terapia ge nica em conjunto com outras instituiço es norte-americanas, a Ohio State 

University e a Mannheimer Foundation, e com a posterior participaça o de outras duas 

empresas dos EUA como patrocinadoras, a AveXis e o Grupo Novartis nas fases I, II e III dos 

ensaios clí nicos em humanos. Observa-se que a AveXis foi fundada em 2013 e foi pioneira na 

pesquisa ba sica, estabelecendo o AAV9 como um vetor ideal para a transfere ncia de genes, 

tendo sido adquirida pela Novartis em 2018 (Clarivate Analytics, 2025). 

Com relaça o a s condiço es clí nicas tratadas, ale m da AME, outras doenças 

neurodegenerativas como a esclerose lateral amiotro fica aparecem como possibilidades 

terape uticas abordadas nos relato rios descritivos destas patentes, como pode ser visto na 

Figura 3. Contudo, salienta-se que na o ha , ate  o momento, indicaça o terape utica aprovada 

para o Zolgensma para outras doenças.  

 

Figura 3 

Condiço es clí nicas sugeridas como possibilidade para o tratamento utilizando o onasemnogeno 

abeparvoveque de acordo com os pedidos de patentes publicados 

Nationwide 
Children's 

Hospital; 12

Ohio State 
University; 5

Novartis Gene 
Therapies; 2

Genentech Inc; 1

University of 
Pittsburgh; 1

Selecta Biosciences 
Inc; 1

Genzyme Corp.; 1



 

 

RBCTI | 2026 | 11 | e026008.          10.18554/rbcti.v11i00.8352       9 
 

 

Fonte: Adaptado de Cortellis Drug Discovery Intelligence, 2026 

 

Por outro lado, na Figura 4 esta o apresentadas as principais mate rias reivindicadas 

nestas 17 famí lias de patentes, sendo as mais presentes as terapias ge nicas, seguidas dos 

me todos de tratamento, formas de dosagem e composiço es farmace uticas.  

 

Figura 4 

Principais mate rias reivindicadas nas patentes publicadas envolvendo o onasemnogeno 
abeparvoveque 

 

Fonte: Adaptado de Cortellis Drug Discovery Intelligence, 2026 

 

A proteça o por patentes para me todos terape uticos e  vetada no Brasil, com base no 

artigo 10 da LPI (Lei nº 9.279, 1996), o que pode ter desestimulado o depo sito dessa categoria 

de patentes no paí s. Apesar da terapia com Zolgensma ja  ter sido incorporada ao SUS, fazendo 

do Brasil um grande comprador da mesma, a falta de domí nio no campo tecnolo gico da ediça o 

ge nica e, consequentemente, a aparente falta de concorre ncia para o desenvolvimento de 

biossimilares no paí s ja  sa o historicamente conhecidas. Nesse í nterim, verifica-se que e  rara 

a participaça o de empresas e instituiço es brasileiras no desenvolvimento de terapias 
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avançadas, in vivo ou ex vivo, tanto em artigos cientí ficos, como atrave s do depo sito de 

patentes e desenvolvimento de ensaios clí nicos ja  foi destacada na literatura cientí fica 

(Instituto Nacional da Propriedade Industrial [INPI], 2024a; Nuno Fracht, 2025; Picanço-

Castro et al., 2020; Hu et al., 2021), onde tambe m e  revelado que paí ses como os EUA, China, 

França, Reino Unido, Japa o, Coreia do Sul e Alemanha figuram entre os principais autores de 

artigos e patrocinadores de ensaios clí nicos.  

O Brasil possui uma complexa indu stria farmace utica, onde empresas nacionais 

apresentam os maiores faturamentos no paí s, segundo o Anua rio Estatí stico da Anvisa de 

2022 (ANVISA, 2022). No entanto, tais empresas apresentam um maior faturamento com a 

produça o de medicamentos gene ricos e similares, sendo um grupo menor de empresas com 

faturamento importante desenvolvendo novos medicamentos ou atuando no campo de 

medicamentos biolo gicos, setores mais inovadores e complexos da produça o de 

medicamentos. Sendo assim, percebe-se que existe uma prevale ncia de empresas 

internacionais dominando os setores mais complexos da produça o de medicamentos, 

demonstrando a dificuldade das empresas nacionais em gerar inovaça o em produtos novos e 

biolo gicos. 

Ademais, o paí s possui outros entraves ja  citados pelas empresas nacionais como, por 

exemplo, a necessidade de importaça o de mate rias-primas devido a  baixa produça o local, 

pouca ma o de obra qualificada em ní vel de procedimentos industriais no campo de 

medicamentos biolo gicos, atraso no exame de patentes pelo INPI e nos processos de registro 

da Anvisa. Tal cena rio dificulta o desenvolvimento de medicamentos de origem biolo gica de 

qualquer natureza, inclusive essas terapias avançadas (Instituto Nacional da Propriedade 

Industrial [INPI], 2024b). 

Por outro lado, uma se rie de iniciativas vem sendo estabelecida no intuito de se 

promover a Pesquisa e Desenvolvimento (P&D) no Brasil. Uma destas iniciativas, coordenada 

pelo Ministe rio da Sau de, visa estruturar a implementaça o da sau de de precisa o e 

personalizada no SUS, atrave s do Programa Genomas Brasil, criado em 2020, no qual o 

governo promovera  o sequenciamento de genes e um mapeamento nacional de portadores de 

doenças raras, cardí acas, ca ncer e infectocontagiosas, como a COVID-19 (Einstein, 2020). A 

escolha das doenças que fara o parte das pesquisas levara  em consideraça o o perfil 

epidemiolo gico da populaça o brasileira e o custo gerado para o SUS.  

Nesse contexto, destaca-se o Atlas Tumoral da Populaça o Brasileira (ATPBR), um 

estudo oncolo gico focado em mapear as caracterí sticas gene ticas de ca nceres prevalentes na 

populaça o de forma mais precoce, com a possibilidade de se definir tratamentos 

personalizados (Associaça o de Terapias Celulares e Ge nicas do Brasil [ATPBR], 2025). 

Relacionado aos projetos voltados ao sequenciamento geno mico da populaça o brasileira, 

pore m com maior foco na investigaça o de doenças gene ticas raras, o Projeto Genoma SUS 

preve  o sequenciamento de genomas humanos para estruturaça o de bancos nacionais de 

dados geno micos e fortalecimento da medicina de precisa o no SUS (Ministe rio da Sau de, 

2025). Por outro lado, o Centro de Estudos do Genoma Humano e Ce lulas-Tronco da 

Universidade de Sa o Paulo (C2PO USP, 2025) vem desenvolvendo pesquisas voltadas a  

identificaça o de genes e mecanismos moleculares relacionados a doenças gene ticas e 

neuromusculares, ale m de estudos em medicina regenerativa e terapias celulares (Genoma 

USP, 2026). 
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Em 2022 tambe m foi publicado que o  Ministe rio da Sau de investira  R$ 15 milho es em 

uma Instituiça o Cientí fica, Tecnolo gica e de Inovaça o (ICT) para desenvolver processos e 

plataformas tecnolo gicas nacionais em terapia ge nica, terapia celular avançada e engenharia 

tecidual em uma parceria da pasta com a Associaça o Brasileira de Pesquisa e Inovaça o 

Industrial (Embrapii). A Instituiça o selecionada sera  credenciada como Centro de 

Compete ncia em Terapias Avançadas do Programa Genomas Brasil com o objetivo de ampliar 

e fortalecer compete ncias para a pesquisa, desenvolvimento e inovaça o tecnolo gica, de 

desenvolver produtos de terapias avançadas (PTAs), ale m de formar e capacitar profissionais 

(Ministe rio da Sau de, 2022). 

Por outro lado, grupos brasileiros de pesquisa em terapia ge nica tambe m passaram a 

se organizar por meio do Instituto Nacional de Terapia Ge nica (INTERGEN), iniciativa apoiada 

por age ncias pu blicas de fomento a  pesquisa, como o CNPq, reunindo pesquisadores de 

instituiço es como a Fundaça o Oswaldo Cruz (Fiocruz), Universidade de Sa o Paulo (USP), 

Hospital Israelita Albert Einstein, Universidade Federal de Minas Gerais (UFMG) e 

Universidade Federal do Rio Grande do Sul (UFRGS) (C2PO USP, 2025). 

Adicionalmente, dentro do Plano de Neoindustrializaça o do Brasil (2024-2026), na 

missa o 2 do Programa Nova Indu stria Brasil, ha  a previsa o de priorizaça o para financiamento 

de medicamentos e Insumos Farmace uticos Ativos (IFAs) inovadores, sem produça o local ou 

que apresentem depende ncia externa de insumos crí ticos da cadeia produtiva. Sera o 

contempladas, dentre outras soluço es terape uticas, as inovaço es em terapias avançadas 

(Ministe rio do Desenvolvimento, Indu stria, Come rcio e Serviços, 2024). 

Diante do exposto, percebe-se que tanto o governo brasileiro, como as empresas 

privadas e as instituiço es brasileiras de pesquisa no campo da sau de precisam aumentar o 

investimento em pesquisa e desenvolvimento das tecnologias de ediça o ge nica  e terapias 

avançadas. Assim, por parte do Ministe rio da Sau de do Brasil, identifica-se uma estrate gia de 

estabelecer uma polí tica de investimento a longo prazo em soluço es tecnolo gicas para 

terapias avançadas para sua populaça o, especificamente por meio de um investimento junto 

a empresas parceiras e de um projeto de sequenciamento gene tico para brasileiros e atrave s 

de outros grupos privados de pesquisa.  

Nesse longo caminho, o Ministe rio da Sau de tem estabelecido para metros de 

negociaça o, baseados em estudos de evide ncia cientí fica pela CONITEC e de regulamentaça o 

de preço pelo CMED, para incorporaça o de parte dos tratamentos com ediça o ge nica ja  

disponí veis no mercado, mesmo que o preço pago seja bastante alto. Especificamente no caso 

do Zolgensma, a Ca mara de Regulaça o do Mercado de Medicamentos (CMED) da Age ncia 

Nacional de Vigila ncia Sanita ria (Anvisa) no Brasil definiu o preço ma ximo de venda em R$ 

6,5 milho es (55% menor que solicitado pela Novartis) e com o pagamento por tratamento 

parcelado em cinco anos e atrelado a  performance da terapia, sendo 20% do preço do 

medicamento divididos anualmente, onde a Novartis Biocie ncias so  recebera  as parcelas apo s 

o primeiro ano da infusa o e se a criança atingir os marcos motores e a manutença o dos 

mesmos ao final do quarto e quinto ano (CONITEC, 2022). 

Vale lembrar que esse trabalho na o e  exaustivo a ponto de representar uma total 

liberdade de operaça o (Freedom to operate, FTO) para produça o de um  medicamento 

biossimilar do onasemnogeno abeparvoveque, pois, conforme ja  dito acima, podem existir 

patentes incrementais, semelhantes ou de outros componentes da formulaça o em exame ou 
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ate  mesmo concedidas, inclusive de outros titulares (Hu et al., 2020; Ward, 2023). Ainda, o 

status das patentes aqui apresentadas se refere a deciso es em fase administrativa, ou seja, em 

relaça o ao depo sito no INPI do Brasil, mas ele na o exclui a possibilidade de futuras aço es 

judiciais das empresas titulares dessas patentes com o intuito de se obter alguma reversa o 

dessas deciso es administrativas e, assim, se obter o deferimento de alguns desses pedidos 

depositados no Brasil. 

Dessa maneira, esse estudo espera contribuir para o esclarecimento aos atores 

envolvidos e a todo o pu blico interessado em terapias avançadas sobre os aspectos 

relacionados a  proteça o patenta ria do medicamento Zolgensma, com o objetivo de fortalecer 

a discussa o e o desenvolvimento tecnolo gico para a produça o dessa terapia avançada no paí s, 

possibilitando reduzir seu custo, ale m de abrir novos caminhos para o desenvolvimento de 

outras terapias avançadas.  

 

4. Conclusão 

No presente estudo, foram localizadas na base Cortellis Drug Discovery Intelligence 

17 famí lias de patentes relacionadas ao desenvolvimento do medicamento biolo gico de alto 

custo Zolgensma, depositadas nos sete principais escrito rios do mundo, todas depositadas 

por empresas e instituiço es estadunidenses, sendo apenas 4 depositadas no Brasil. Contudo, 

a patente base originadora da tecnologia na o foi depositada no Brasil, apesar de existir uma 

previsa o de vendas dessa terapia avançada no paí s, principalmente atrave s do SUS, de algo 

em torno de R$ 250 milho es por ano. Por outro lado, esta o em curso algumas iniciativas 

governamentais no sentido de um investimento maior na pesquisa e desenvolvimento de 

terapias avançadas e biossimilares, ale m de uma negociaça o de preço mais coerente com as 

indu strias comercializadoras para terapias avançadas. Tais iniciativas recentes como o 

Programa Genomas Brasil e o fortalecimento de estruturas nacionais de P&D indicam um 

cena rio emergente de desenvolvimento tecnolo gico, que pode contribuir para a reduça o da 

depende ncia externa e ampliaça o do acesso a terapias avançadas no paí s. 
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