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INTRODUCAO

A International Society for Stem Cell Research (ISSCR) é
uma sociedade profissional global sem fins lucrativos que
promove a exceléncia na ciéncia das células-tronco e na
medicina regenerativa e suas aplica¢des a saude humana.
E fundamental para a missdo da Sociedade compartilhar
informacdes cientificamente precisas para informar
pacientes e familiares sobre o estado atual da pesquisa
com células-tronco e possiveis tratamentos. A ISSCR tem
como objetivo aumentar a seguranca dos pacientes e a
saude publica por meio de nossos esforgos para promover
pesquisas legitimas com células-tronco e tratamentos
confidveis com células-tronco.

Muitos de nds ja ouvimos falar sobre o extraordindrio
potencial que as células-tronco tém para o tratamento de
uma ampla gama de doengas e condigdes. Embora as
pesquisas com células-tronco em todo o mundo tenham
levado a novas descobertas com o potencial de melhorar a
salde humana, ainda é necessario um trabalho considerdvel
para traduzir as pesquisas em terapias especificas, eficazes e
seguras.

A maioria das descobertas médicas € baseada em anos de
pesquisas realizadas em universidades e empresas far-
macéuticas e de biotecnologia. E um processo demorado
para transformar as descobertas laboratoriais em tratamen-
tos clinicamente seguros e eficazes. Como qualquer nova
terapia, incluindo os medicamentos tradicionais, os tratamen-
tos com células-tronco devem ser avaliados em estudos
clinicos e devem atender a determinados padrdes antes de
receberem a aprovacdo dos érgdos reguladores nacionais
para o tratamento de pacientes.

A ISSCR estd cada vez mais preocupada com clinicas e
provedores que estdo comercializando e administrando
tratamentos com células-tronco que ndo foram testados
quanto a seguranca ou aprovados pelos érgdos regula-
dores. Na verdade, muitos tratamentos vendidos por
clinicas de células-tronco inescrupulosas ndo demons-
traram ser eficazes ou seguros por meio de uma ciéncia
rigorosa ou, em muitos casos, nem mesmo demonstraram
conter células-tronco.
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Créditos: McClendon, Pinto, Stupp,
Universidade Northwestern e NIH.

A maioria desses “tratamentos” ndo foi comprovada e
tem o potencial de causar danos. Embora os estudos
iniciais paregcam mostrar potencial, sdo necessdrios testes
cientificos subsequentes em estudos clinicos, que podem
revelar que a abordagem que estd sendo avaliada é
ineficaz ou tem efeitos colaterais negativos imprevistos. E
importante saber o que deve ser observado antes de
considerar um tratamento com células-tronco.

Os tratamentos com células-
tronco devem ser avaliados
quanto a eficacia e seguranca
em estudos clinicos regulamen-
tados antes de receberem
aprovacao.

O que isso realmente significa para vocé como paciente,
defensor do paciente, prestador de servigos de salde,
amigo ou membro da familia? Esperamos responder a
algumas de suas perguntas sobre células-tronco e
tratamentos com células-tronco e fornecer os recursos
que vocé e seu médico ou especialista precisam para
tomar as melhores decisdes em relacdo ao tratamento.

Figura 1. Atualmente, “tratamentos” com células-tronco ndo comprovados
estdo sendo comercializados e administrados por clinicas e provedores
de células-tronco inescrupulosos em todo o mundo. Este guia ajudard os
pacientes a entender o que devem procurar ao considerar um tratamento
com células-tronco.
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1. SOBRE AS CELULAS-
TRONCO E OS
TRATAMENTOS COM
CELULAS-TRONCO

1.4. O QUE SAO CELULAS-TRONCO?

As sdo células singulares definidas por
duas propriedades: podem se dividir para produzir mais
de si mesmas e podem gerar tipos de células especializa-
das, como células da pele, musculares ou sanguineas.

Ha dois tipos de células-tronco: células-tronco pluripo-
tentes e células-tronco de tecidos especificos (ou adultas).

As sdo células-tronco que
podem se transformar em qualquer célula do corpo. Os
tipos de células-tronco pluripotentes sdo: células-tronco
embriondrias e células-tronco pluripotentes induzidas.

As células-tronco pluripotentes induzidas (iPSC) sao
células produzidas em laboratdério por meio da conversdo
de células de tecidos especificos, como as células da pele,
em células com as mesmas propriedades das células-tron-
co embriondrias. Assim como as células-tronco embri-
onérias, as iPSCs podem dar origem a todos os tipos de
células do corpo adulto (consulte a Figura 2B).

As células-tronco pluripotentes sdo incrivelmente valiosas
porque podem ser cultivadas em laboratério em nimeros
ilimitados e podem ser usadas para modelar o desenvolvi-
mento e doencgas, testar a eficdcia de novos medicamen-
tos e desenvolver terapias celulares para tratamento. Vocé
pode saber mais sobre como as células-tronco pluripo-
tentes sdo doadas e seus usos em Transforming Scientific

Research.

As células-tronco de tecidos especificos (também chama-
das de células-tronco somadticas ou adultas) sdo célu-
las-tronco encontradas em muitos dos nossos drgdos e
tecidos adultos. Elas podem gerar alguns ou todos os tipos
de células do tecido do érgdo, mas ndo podem dar origem
a todos os tipos de células do corpo adulto. Esse tipo de
célula-tronco é responsdvel por repor as células que
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compdem o drgdo ou tecido especifico em que se encon-
tra. Por exemplo, as células-tronco sanguineas substituem
constantemente as células do sangue e do sistema
imunoldgico, e as células-tronco intestinais reabastecem o
intestino e o célon (consulte a Figura 2C). Embora j&
utilizemos certas células-tronco de tecidos especificos na
clinica (consulte a pergunta 2.a.), os cientistas também
estdo usando esse tipo de célula-tronco para aprender
sobre como os nossos tecidos se desenvolvem, modelar
doencas em laboratdrio e desenvolver ou testar novos
tratamentos.

Visite o site AboutStemCells.org para obter mais informagdes
sobre células-tronco, pesquisa com células-tronco, como as
células-tronco estdo sendo usadas para aprender sobre e
tratar diferentes doencas, e alguns dos desafios no campo.

FIGURA 2.A. Este é um embrido humano em estdgio inicial, conhecido
como blastocisto. Crédito: Jenny Nichols, Universidade de Edimburgo,

Reino Unido. B. Células-tronco pluripotentes induzidas foram
transformadas em neurénios (verde), que podem ser usados para modelar
doencas que afetam o cérebro ou identificar novos tratamentos. Crédito:
Laboratdrio Muotri, Universidade da Califérnia, San Diego, CA, EUA C. Esta
é uma secdo do intestino de um camundongo. As células marcadas em
verde representam as criptas do intestino, o local onde as células-tronco
estdo presentes. Crédito: Paul Appleton, Universidade de Dundee, Reino

Glossdrio
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1.b. O QUE SAO TRATAMENTOS
COM CELULAS-TRONCO?

Um tratamento com células-tronco utiliza células-tronco
ou tipos de células especializadas provenientes de
células-tronco para substituir ou reparar as células ou
tecidos danificados ou ausentes de um paciente. As
células-tronco ou as células derivadas delas podem ser
do paciente ou de um doador. As células podem ser
manipuladas em laboratério, incluindo a adi¢do ou
remocao de genes, antes de serem colocadas no sangue
do paciente ou transplantadas diretamente no tecido
danificado. Os tratamentos com células-tronco também
podem envolver o recrutamento de células-tronco nos
proéprios tecidos do paciente para autorreparacao.
Entretanto, ndo € seguro injetar células-tronco pluripo-
tentes indiferenciadas em um paciente, pois elas podem
causar a formagdo de tumores.

Os tratamentos com
células-tronco nao sao unicos.

Os tratamentos com células-tronco ndo sdo Unicos. Esses
tratamentos sdo especificos para a doenga ou condicdo e
o tipo de célula em questdo e, potencialmente, podem ser
especificos para o préprio paciente. Os pacientes em
potencial devem ter cuidado com as clinicas que comer-
cializam um tratamento com células-tronco que pode ser
usado para tratar varias doengas diferentes que afetam
diferentes partes do corpo.

Este guia descreve trés categorias principais de tratamen-
tos com células-tronco - aprovados, em fase de investi-
gacdo e ndo comprovados - e o que vocé deve considerar
antes de seguir em frente.

Os sdo
respaldados por evidéncias convincentes de eficécia e
seguranca, aprovados pelos érgdos reguladores apropria-
dos (por exemplo, a European Medicines Agency (EMA) na
Europa, a Food and Drug Administration (FDA) nos
Estados Unidos, a Pharmaceutical and Medical Device
Agency (PMDA) no Japéao, a Therapeutic Goods Adminis-
tration (TGA) na Australia ou a Agéncia Nacional de
Vigiladncia Sanitdria (ANVISA) no Brasil) e sdo amplamente
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aceitos pela comunidade médica global. As primeiras
condigOes a serem tratadas por terapias com células-tronco
aceitas foram certos tipos de cancer no sangue e
condi¢des imunoldgicas selecionadas. Atualmente, ha
estudos clinicos ativos usando tratamentos com
células-tronco para vdrias doengas, incluindo diabetes,
doenca de Parkinson, degeneragdo macular relacionada
a idade e outras.

Antes de um tratamento ser aprovado, ele é considerado um

. Um "tratamento experimental" é
um termo usado para descrever tratamentos com célu-
las-tronco que estdo sendo testados em estudos clinicos,
mas que ndo foram aprovados como eficazes e seguros. Para
serem comprovadamente eficazes e seguros e receberem a
devida aprovagdo regulatdria, os novos usos de células-tron-
co para o tratamento de doencas devem passar por testes
rigorosos por meio de estudos clinicos controlados, ser
revisados quanto ao mérito cientifico por especialistas
independentes e aprovados por um comité de ética para
garantir que os direitos e o bem-estar dos participantes
sejam respeitados. Esse processo pode levar muitos anos e
envolve vdrias etapas e mdltiplas iteracdes de testes antes
que um novo tratamento seja considerado eficaz e seguro e
seja aprovado, ou antes que seja determinado como ineficaz
ou inseguro. Até a aprovacgdo formal, um tratamento com
células-tronco que estd sendo testado em estudos clinicos &
considerado experimental. E importante entender que testar
um tratamento com células-tronco em estudos clinicos ndo
garante que ele se tornard uma terapia estabelecida. Muitos
tratamentos com células-tronco, assim como os produtos
farmacéuticos testados em estudos clinicos, ndo sdo
aprovados e ndo chegam aos pacientes devido a problemas
ou falhas detectadas durante os estudos clinicos.

Os

nao foram avaliados em um processo rigoroso de estudos
clinicos de varias etapas e, portanto, ndo demonstraram
ser eficazes ou seguros. Atualmente, os "tratamentos" com
células-tronco ndo comprovados estdo sendo comercial-
izados e administrados por clinicas e fornecedores de
células-tronco inescrupulosos em todo o mundo e podem
causar danos fisicos, psicolégicos e/ou financeiros. Para
obter mais informacgdes, consulte "Tratamentos" com

células-tronco ndo comprovados.
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1.c. QUAIS SAO ALGUMAS DAS
CONSIDERACOES ESPECIAIS
PARA OS TRATAMENTOS COM
CELULAS-TRONCO?

Os tratamentos que usam células-tronco ou células
derivadas de células-tronco sdo em grande parte novos e
ainda hd muito aprender.

Ha desafios especificos na preparagao de células-tronco
para uso terapéutico. Ao contrdrio dos medicamentos
tradicionais que sdo sintetizados a partir de compostos
quimicos padronizados, os tratamentos com células-tronco
sdo desenvolvidos a partir de células vivas. Garantir a
uniformidade, a eficdcia e a seguranga do tratamento com
células-tronco requer testes laboratoriais novos e especia-
lizados que, em muitos casos, sdo especificos para o tipo
de célula que estd sendo usado.

Para a maioria das doengas, ainda estd sendo determina-
do quais células funcionardo melhor para reparar um
determinado tecido danificado ou doente, como levar
essas células para o lugar certo no corpo, quantas células
sdo necessdrias e como garantir que elas sobreviverdo no
corpo e desempenhardo a funcdo desejada.

Além disso, os efeitos colaterais precisam ser documentados e
relatados aos 6rgdos reguladores, e a seguranga a longo
prazo deve ser determinada, uma vez que as células transplan-
tadas podem permanecer por muitos anos, potencialmente
por toda a vida, no corpo dos pacientes. Os pacientes em
potencial devem observar que muitas clinicas que comerciali-
zam "tratamentos" com células-tronco ndo comprovados nao
tém padrdes rigorosos para monitorar e relatar os efeitos
colaterais, nem planos de longo prazo para monitorar a satide
de seus pacientes ou determinar se eles estdo sofrendo
efeitos colaterais imprevistos como resultado do "tratamento"

com células-tronco ndo comprovado administrado. O monito-
ramento cuidadoso e o acompanhamento prolongado dos
pacientes que recebem tratamentos com células-tronco sdo
extremamente importantes. Esses estudos sdo necessarios
para reduzir os danos fisicos, psicolégicos e/ou financeiros
para os pacientes atuais e futuros.
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2. TRATAMENTOS COM
CELULAS-TRONCO
APROVADOS

2.a. QUAIS DOENCAS OU
CONDICOES TEM TRATAMENTOS
BEM ESTABELECIDOS COM
CELULAS-TRONCO?

Os tratamentos com células-tronco aprovados sdo
limitados. Um tratamento com células-tronco estabelecido
e aprovado é o ,
também conhecido como

Por mais
de 50 anos, os médicos tém transferido células-tronco
sanguineas sauddveis para substituir as doentes e tratar o
paciente. O transplante de células-tronco do sangue
proporcionou recuperagdo vitalicia para alguns pacientes

FIGURA 3. As células-tronco do sangue podem dar origem a todas as
células do sangue e do sistema imunoldgico. Os glébulos brancos redon-
dos nesta imagem s&o células imunoldgicas, que ajudardo a combater
infeccdes, e os glébulos vermelhos sdo células que contém hemoglobina
e transportam oxigénio pelo corpo. Crédito: Anne Weston, Francis Crick

OUTUBRO 2025



com disturbios do sangue e do sistema imunoldgico,
perda adquirida da funcdo da medula éssea e doengas
metabdlicas hereditdrias (consulte a Figura 3). Saiba mais
em Doacdo de células-tronco do sangue.

As células-tronco do sangue podem ser coletadas para
transplante na medula éssea, no sangue circulante ou no
sangue do corddo umbilical. O uso do transplante de
células-tronco do sangue (ou hematopoiéticas) para tratar o
cancer de sangue e alguns disttrbios imunoldgicos esta
bem estabelecido, € eficaz e totalmente regulamentado. No
entanto, existem clinicas predatdrias que oferecem
tratamentos ndo comprovados que alegam tratar uma
variedade de outras doencgas usando células do sangue do
corddo umbilical ou células derivadas da placenta. Esses
tratamentos ndo foram comprovados como eficazes ou
seguros. Para saber mais, consulte Sangue do corddo

umbilical e usos no tratamento de doencas.

As células-tronco de tecidos especificos ou células-tron-
co adultas, como as encontradas na pele e na cérnea,
também desempenham um papel nos transplantes de
tecidos e podem contribuir para a regenerac¢do a longo
prazo. Por exemplo, um tratamento com células-tronco
aprovado pela EMA na Europa usa células-tronco
encontradas no olho para restaurar a visdo apds lesdes
na cérnea.

No momento, outros tratamentos com células-tronco
permanecem experimentais e ainda ndo iniciaram ou
concluiram os testes clinicos (consulte a pergunta 3.a.)
ou receberam a aprovacado necessadria para uso clinico.

Antes que outros tratamentos com células-tronco sejam
totalmente aprovados, eles devem passar por testes
cientificos rigorosos para provar que alcangam o resultado
desejado e sdo seguros para o paciente.

i

FIGURA 4. O desenvolvimento de um novo tratamento médico pode
levar de anos a décadas. Esse processo de vdrias etapas comeca em
um laboratério onde os cientistas realizam estudos pré-clinicos antes da
realizacdo de testes clinicos em seres humanos.
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3. TESTANDO TRATAMENTOS

EXPERIMENTAIS COM
CELULAS-TRONCO EM
ESTUDOS CLINICOS

3.a. QUAL E O PROCESSO USUAL
DE DESENVOLVIMENTO DE UM
NOVO TRATAMENTO MEDICO?

A traducdo clinica é um processo de vdrias etapas que
pode levar de anos a décadas. Esse processo comega em
um laboratério onde os cientistas realizam experimentos
para entender como os organismos vivos funcionam e o
que pode dar errado em doencgas ou lesdes. Os cientistas
desenvolvem hipdteses (ideias que podem ser testadas
por meio de experimentos), realizam testes para determi-
nar se as hipdteses estdo corretas ou incorretas, analisam
os resultados e tiram conclusdes. Esses experimentos sdo
a base de importantes descobertas médicas e sdo
fundamentais para a realizagdo de tratamentos médicos
no mundo real. Para saber mais, visite Como a ciéncia se

torna medicina.

Para testar como um novo agente pode funcionar em uma
determinada doenca ou lesdo, sdo realizados estudos em
modelos da doenca em um laboratdrio (consulte a Figura
4). Esses estudos podem ser feitos em células humanas
cultivadas em placas de cultura celular ou em animais com
uma doenca ou lesdo relevante que seja semelhante a
condicdo humana. Esses estudos sdo chamados de
estudos pré-clinicos. Os estudos pré-clinicos devem ser
revisados por especialistas, os protocolos e os resultados
devem ser publicados em periddicos revisados por pares
e reproduzidos, de preferéncia por um laboratdrio
independente, antes que um novo tratamento experimen-
tal seja testado em pacientes em estudos clinicos.

Depois de demonstrar, por meio de estudos pré-clinicos,
que o tratamento experimental provavelmente funcionard
e serd seguro, busca-se a permissao das autoridades
regulatdrias e dos comités de revisdo ética para realizar
estudos clinicos em seres humanos, comegando com um
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nimero muito pequeno de individuos. Em alguns casos,
novos tratamentos experimentais podem ser testados em
um numero muito pequeno de pessoas antes do inicio de
um estudo clinico. As estruturas regulatdrias variam entre
as jurisdi¢cdes e afetam a forma como os tratamentos
experimentais sdo testados.

Um é um estudo de pesquisa regulamenta-
do projetado para responder a perguntas especificas
sobre um novo tratamento experimental ou uma nova
maneira de usar um tratamento aprovado para outros
usos. Os estudos clinicos sdo usados para estabelecer se
um novo tratamento em potencial produz de forma
confidvel o beneficio médico pretendido e se é seguro.

Os estudos clinicos comparam formalmente a eficdcia e
a seguranca de um tratamento ou procedimento
experimental com um controle. Um controle pode ser
um tratamento existente e aprovado ou um , se
nao houver alternativa. O ideal é que as pessoas que
participam de um estudo clinico sejam designadas
aleatoriamente para receber o tratamento ou o controle
(conhecido como ) € ndo saibam se
estdo recebendo o tratamento experimental ou o
controle (conhecido como ). Isso
reduz o viés e aumenta as chances de obter resultados
significativos.

Um estudo bem projetado usard um ou mais desfechos,
que sdo resultados que podem ser medidos objetiva-
mente para determinar se o tratamento experimental é

FIGURA 5. Os ensaios clinicos comparam formalmente a eficdcia e a

benéfico. Esses pontos finais sdo determinados antes do
estudo e sdo usados para gerar evidéncias confidveis
sobre eficdcia e segurancga.

A medida que a eficécia, a seguranca e os efeitos
colaterais sdo mais bem compreendidos, e os métodos
de administragdo sdo testados e revisados, o nimero de
pacientes no estudo é aumentado gradualmente.

Depois que os dados do estudo forem coletados, uma
agéncia reguladora nacional ou regional (por exemplo, a
EMA, a FDA, a PMDA, a TGA ou a ANVISA) analisard os
dados para determinar se a eficdcia e a segurancga do
tratamento foram formalmente demonstradas e se devem
ou ndo ser aprovadas para uso clinico em doengas ou
condicOes especificas.

Os estudos clinicos determinam
se um novo tratamento em
potencial é eficaz e seguro.

Para saber mais, leia Sobre estudos clinicos. Outras
informacdes que explicam e descrevem os estudos
clinicos escritos pelo National Institutes of Health (EUA)
podem ser encontradas em ClinicalTrials.gov.

seguranga de um tratamento experimental com um controle. Antes de con-
cordar em participar de um estudo clinico, os pacientes devem consultar um
médico de confianga e qualificado ou um especialista médico para garantir
que seus direitos como paciente sejam respeitados.

8 Guia da ISSCR para Tratamentos com Células-Tronco OUTUBRO 2025


https://www.aboutstemcells.org/clinical-trials
https://www.clinicaltrials.gov/

3.b. COMO POSSO SABER MAIS
SOBRE OS ESTUDOS CLINICOS
COM CELULAS-TRONCO?

Pergunte ao seu médico de atencdo primdria ou especialis-
ta médico para obter orientagdo sobre quais estudos
clinicos estdo disponiveis em sua drea para sua doencga ou
condicdo especifica. Diferentes estudos clinicos sdo
oferecidos em diferentes instituicdes em todo o mundo.
Lembre-se de que os estudos clinicos tém critérios de
entrada rigorosos para ajudar a garantir a seguranca dos
participantes e para assegurar que os pesquisadores
possam responder a pergunta da pesquisa. Os estudos
clinicos confidveis terdo supervisdo ética e regulatdria e
fornecerdo aos participantes detalhes claros sobre o que
estd envolvido e um termo de consentimento informado
(consulte a pergunta 3.d).

Existem bancos de dados que permitem a pesquisa de
estudos clinicos registrados. Por exemplo, as pessoas
interessadas podem pesquisar um banco de dados de
estudos clinicos patrocinados pelo National Institutes of
Health (EUA) em ClinicalTrials.gov. No entanto, é impor-
tante observar que nem todos os estudos clinicos estdo
incluidos nesses bancos de dados e que a inclusdo de
um estudo em um banco de dados ndo indica que ele foi
aprovado ou liberado para prosseguir por um 6rgdo
regulador.

A inclusdo de um estudo clinico
em um banco de dados nao
indica que o tratamento seja
eficaz ou que seja aprovado
ou supervisionado pela
organizacao ou agéncia
reguladora que publica o banco
de dados.

(e D)
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3.c. O QUE DEVO ANALISAR SE
ESTIVER PENSANDO EM TESTAR
UM TRATAMENTO EXPERIMENTAL
COM CELULAS-TRONCO POR
MEIO DE UM ESTUDO CLINICO?

Consulte um médico ou especialista médico confidvel e
qualificado para garantir que haja estudos preliminares
que indiguem que o tratamento provavelmente serd eficaz
e seguro e que seus direitos como paciente estejam
sendo respeitados. Para comecar, peca evidéncias de que:

. Os estudos pré-clinicos (consulte a pergunta
3.a.) foram publicados, revisados e repetidos por
especialistas da area.

. Os provedores tém a aprovagdo de um comité
independente, como o Comité de Etica em
Pesquisa (CEP), Conselho de Revisao Institucional
(IRB) ou o Conselho de Revisdo Etica (ERB), para
garantir que 0s riscos sejam 0s menores
possiveis, que valham a pena quaisquer
beneficios potenciais e que seus direitos
estejam sendo protegidos.

. Os provedores tém aprovacdo ou liberacdo de
uma agéncia reguladora nacional ou regional,
como a EMA, a FDA, a PMDA,a TGAou a
ANVISA no Brasil, para a condugao segura de
estudos clinicos ou uso médico de um produto
para essa doenca.

. Os pesquisadores sao qualificados para
conduzir o estudo ou estudos em questdo.

Alguns estudos de pesquisa menores podem ndo
precisar desse nivel de aprovacdo regulatéria, mas
devem ter a aprovagdo de um comité de revisdo indepen-
dente e o apoio da lideranga clinica e administrativa do
local onde o procedimento serd realizado.
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Ndo é comum pagar para participar de um estudo clinico.
Cobrar de um participante de pesquisa para participar de
um estudo clinico é geralmente uma indicagcdo de um
estudo problemadtico ou que pode ter deficiéncias éticas,
legais ou cientificas. Do ponto de vista ético, esses
chamados estudos "pay-to-play" limitam os participantes
apenas aqueles que podem pagar pelo tratamento e, além
disso, podem ndo ter grupos de controle porque é
improvavel que os pacientes queiram pagar por um
placebo. Em dltima andlise, essas questdes podem limitar
seriamente as conclusdes que podem ser tiradas de um
projeto de estudo como esse. Esses "estudos" também
podem ser um disfarce para cobrar dos pacientes por
produtos ndo comprovados.

Nao é comum pagar para
participar de um estudo clinico.

3.d. O QUE E UM TERMO
DE CONSENTIMENTO
INFORMADO OU TERMO
DE CONSENTIMENTO DE
TRATAMENTO?

Se lhe for oferecido um tratamento experimental com
células-tronco como parte de um estudo clinico ou um
"tratamento" com células-tronco ndo comprovado fora de
um estudo clinico, vocé deverd receber um

(Termo de Consentimento Livre
e Esclarecido — TCLE) ou Termo de Consentimento para
Tratamento. Esse documento descreve seu papel como
paciente e as possiveis implicagdes de prosseguir com o
tratamento experimental ou ndo comprovado. Ele deve
fornecer uma descrigdo clara e detalhada do tratamento
ou procedimento em uma linguagem que vocé possa
entender facilmente. Ele deve explicar suas opgdes de
tratamento, os riscos e os possiveis beneficios, bem como
suas responsabilidades e as do paciente.
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Vocé deve receber um termo de consentimento para
qualquer tratamento ou procedimento experimental com
células-tronco. Ele deve enfatizar a natureza experimental
do tratamento e descrever os riscos especificos associados.

Um termo de consentimento € uma boa maneira de obter
as informagdes necessdrias para determinar se vocé
deseja prosseguir com o tratamento ou procedimento.
E recomendavel que vocé tenha um didlogo aberto com
o provedor e que se certifique de que todas as suas
perguntas sejam respondidas (consulte a Figura 6). Depois
de ler e entender o termo de consentimento e de ter suas
perguntas respondidas por meio de uma discussao
significativa com o provedor, o documento deve ser
assinado por vocé (ou seu representante legal) e pela
pessoa que estd fornecendo as informagdes. Vocé deve
receber uma cépia desse termo.

O termo de consentimento informado ou de consentimento
de tratamento para um estudo clinico deve incluir
respostas as seguintes perguntas:

O Qual é a diferenca entre participar deste estudo
clinico e receber o padrdo de tratamento atual?

O Qual é o tratamento ou procedimento experimental
que estd sendo testado?

O Qual é a pergunta de pesquisa que esta sendo
testada e por que essa pesquisa estd sendo
feita?

O Quais sdo os riscos do tratamento experimental?

O Quais sdo suas chances de receber um tratamento
diferente (placebo ou tratamento alternativo)?

O O estudo clinico é um estudo randomizado?

FIGURA 6. Vocé deve receber um termo de consentimento antes de
participar de um estudo clinico ou de receber um "tratamento" com
células-tronco ndo comprovado fora de um estudo clinico. Esse termo deve
estar em uma linguagem que vocé possa entender facilmente e fornecer
as informagdes necessdrias para determinar se deseja prosseguir com o
tratamento.
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O Quanto tempo durard o teste?

O O que estd envolvido no estudo clinico antes,
durante e depois do tratamento (incluindo
procedimentos como coleta de sangue)?

O Quais sdo seus direitos e responsabilidades
como participante?

O Quem pode ver seus dados de pesquisa/
médicos? Quais sdo seus direitos a confidenciali-
dade? Como os dados sdo armazenados e por
quanto tempo, e quais dados serdo compartilha-
dos com vocé?

O Vocé serdinformado sobre qualquer nova
informacdo que possa afetar sua decisdo de
continuar participando do estudo clinico?

O Quais sdo as circunstancias em que vocé pode
ser retirado do estudo?

O Quem realizard o teste?

O Quais sdo os dados de contato da pessoa
responsdavel, como o Pesquisador Principal do
estudo, e os dados de contato de uma organi-
zacgdo independente que protege os direitos dos
pacientes?

O Quantos participantes estdo envolvidos no
estudo?

O H4& algum custo associado a participagdo no
estudo?

[0 Ha circunstancias em que os participantes do
estudo clinico serdo compensados ou reembolsa-
dos pelos custos relacionados a participagdo no
estudo?

O Quem pagard pelas despesas médicas se
houver um evento médico adverso?

O termo de consentimento também deve esclarecer o seu
direito de se retirar a qualquer momento sem consequén-
cias e a divulgacdo de quaisquer conflitos de interesse
relevantes. Os documentos ndo devem incluir linguagem
que isente o pesquisador, a instituicdo, o patrocinador ou
seus agentes de responsabilidade por negligéncia.

(e D)
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FIGURA 7. E fundamental ter uma conversa significativa com seu profission-
al de salde de confianga e garantir que todas as suas perguntas sejam
respondidas de forma satisfatdria.

3.e. O QUE DEVO PERGUNTAR
AO CONSIDERAR PARTICIPAR DE
UM ESTUDO CLINICO?

Vocé deve fazer muitas perguntas sobre o tratamento
que estd sendo oferecido e também buscar uma segunda
opinido de um profissional de salde de confianga com
qualificagdes, competéncia e experiéncia relacionadas
que possam dar respostas precisas e confidveis. Vocé
ndo deve se apressar para tomar uma decisao - certifique-se
de entender todo o plano de tratamento e todos os riscos
associados.

Os médicos envolvidos devem ser especializados em sua
doenca, descrever opgdes alternativas de tratamento e
fornecer um Termo de Consentimento Informado ou Termo
de Consentimento para Tratamento que deve responder a
muitas de suas perguntas (consulte a pergunta 3.d.).
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EVIDENCIA CIENTIFICA E SUPERVISAO

Veja a seguir as perguntas recomendadas a serem feitas

ao considerar participar de um estudo clinico: L. A s
O Quais sdo as evidéncias cientificas de que esse

tratamento ou procedimento com células-tronco
O TRATAMENTO P

pode tratar a minha doenga ou condi¢do? Onde

O O tratamento é rotineiro para essa doenga ou isso foi publicado? A revista € confidvel? As

condicdo especifica?

O tratamento faz parte de um estudo clinico
formal?

Quais sdo as opg¢des alternativas de tratamento
para minha doenga ou condi¢do?

Se eu fizer esse tratamento, isso pode afetar a
possibilidade de eu participar de outro estudo
clinico no futuro ou me excluir de outros possiveis
tratamentos?

Quais sdo os possiveis beneficios que posso
esperar? Como isso serd medido e quanto tempo
levard?

E provével que eu tenha beneficios pessoais
como resultado de participar deste estudo ou
minha participacdo provavelmente beneficiara
futuros pacientes em vez de mim?

Que outros medicamentos ou cuidados especiais
podem ser necessarios?

Como é feito esse tratamento ou procedimento
com células-tronco?

Qual é a fonte das células-tronco?

Como as células-tronco sdo identificadas,
isoladas e cultivadas?

As células sdo diferenciadas em células especia-
lizadas antes do tratamento?

Como as células sdo enviadas para a parte
correta do corpo?

Se as células ndo forem minhas, como evitarei
que meu sistema imunoldgico reaja as células
transplantadas?

Ha alguma vantagem em participar de um estudo
clinico que eu deva conhecer antes de decidir se
quero participar?

Ha alguma desvantagem relacionada a partici-
pagdo em um estudo clinico que eu deva
conhecer antes de decidir se quero participar?
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descobertas sdo confidveis?

Jd foram realizados testes clinicos anteriores? O
que foi aprendido com esses testes?

Existe alguma supervisdo independente do plano
de tratamento, por exemplo, por um Conselho de
Revis&o Institucional ou Comité de Etica em
Pesquisa? Vocé pode fornecer nomes de
cientistas e clinicos qualificados que possam dar
uma consultoria independente?

Existe alguma supervisdo ou credenciamento
independente da clinica onde o tratamento serd
realizado e da instalagao onde as células sdo
processadas? Esse credenciamento ou super-
visdo é confidvel? Isso me diz algo sobre a
credibilidade dessa instituicdo ou do tratamento
que estou considerando?

Esse tratamento para essa doenga ou condicdo
especifica recebeu aprovacdo de um dérgdo
nacional ou regulatério, como a EMA, a FDA, a
PMDA, a TGA ou a ANVISA?

SEGURANGCA E EMERGENCIAS

O Quais sdo os riscos do tratamento em si e 0s

possiveis efeitos colaterais, tanto imediatos
quanto de longo prazo?

Ha algum outro risco para mim ao participar do
estudo?

O que sera feito se ocorrer uma reagao adversa
(efeito colateral ruim)? Quem é a pessoa a ser
contatada em caso de emergéncia ou lesdo
relacionada ao estudo? Quem fornecerd atendi-
mento médico de emergéncia? O que devo fazer
se ndo conseguir entrar em contato com alguém
da clinica em caso de emergéncia?

A clinica estd adequadamente preparada para
lidar com emergéncias, como uma reagao
alérgica grave?

O que acontecerd se eu ndo estiver mais na
clinica quando tiver um efeito colateral grave?
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A clinica manterd comunicagao comigo e fornecera
acompanhamento por um periodo de tempo
prolongado, possivelmente de meses ou até anos,
depois que eu me inscrever neste estudo?

Qual tratamento de acompanhamento sera
recebido e por quanto tempo? O que eu precisarei
fazer?

Quem é o médico responsavel pelo tratamento?
Qual é o treinamento especializado desse
médico? Qual é o nivel de treinamento dos outros
médicos e da equipe de suporte técnico?

Quem € responsavel pelo pagamento do custo do
atendimento se eu passar por uma emergéncia
médica e, posteriormente, precisar de atendimento
médico adicional?

DIREITOS DOS PACIENTES

O

Quais sdo meus direitos como participante? Por
exemplo, em termos de confidencialidade, tenho
direito de ser informado sobre qualquer nova
informacdo que possa surgir e a possibilidade de
me retirar do processo de tratamento?

Quem tem acesso aos meus dados de salde e
com que frequéncia posso acessar meus proprios
dados de saude?

A que indenizagdo tenho direito se for ferido
como resultado da participagdo neste estudo?

Se eu me machucar, os investigadores en-
tenderdo que isso aconteceu porque eu estava
no estudo ou o 6nus da prova recaird sobre mim
para argumentar que a lesdo resultou da partici-
pacdo no estudo?

CUSTO

O

(e D)
&

H4 algum custo que terei de pagar se eu
participar? Em caso afirmativo, o que isso
inclui? Em que outros custos eu incorrerei?
Observe que ndo é comum que alguém pague
para participar de um estudo clinico (a ndo ser,
talvez, despesas de viagem e outras despesas
pessoais) e, na verdade, cobrar taxas dos
participantes da pesquisa para participar de um
estudo clinico costuma ser um "sinal de alerta"
de um estudo problemédtico ou que pode ter
deficiéncias éticas, legais ou cientificas.
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Qual seria o custo do tratamento de emergéncia
se algo der errado? Quem forneceria o atendi-
mento emergencial e quem pagaria por ele?
Antes de viajar ou concordar com o tratamento,
informe-se sobre os custos que seu seguro de
viagem, provedor de seguro de salde ou
programa nacional de salde cobrird, em quais
circunstancias e em quais paises.

O que acontece se houver uma complicacdo
grave que resulte em invalidez de longo prazo?
Quem é responsdvel pelo pagamento dos
custos associados?

Se eu tiver que ir ao tribunal e buscar solugdes
por meio de litigio, quem é responsavel pelo
pagamento das taxas legais?
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4. "TRATAMENTOS"

COM CELULAS-
TRONCO NAO
COMPROVADOS

4.b. COM O QUE DEVO

4.a. O QUE E UM "TRATAMENTO"
COM CELULAS-TRONCO NAO
COMPROVADO?

Um tratamento ndo comprovado € um tratamento experi-
mental que € novo, ndo testado ou diferente do tratamen-
to médico padrdo e que ndo passou pelo processo
regulatério adequado. Isso contrasta com os tratamentos
experimentais que estdo sendo testados em estudos
clinicos com a devida supervisdo regulatdria e com os
tratamentos aprovados com células-tronco que se
mostraram razoavelmente eficazes e seguros para o
tratamento de uma determinada doenga ou condi¢do por
meio de um processo formal e regulamentado de estudos
clinicos (consulte a pergunta 3.a.).

O fato de um tratamento ser experimental ndo significa
automaticamente que ele faz parte de um estudo de
pesquisa ou estudo clinico.

Os pacientes devem estar cientes de que muitas clinicas e
fornecedores de células-tronco estdo atualmente
comercializando e administrando "tratamentos" com
células-tronco ndo comprovados, que ndo sdo apoiados
por uma ciéncia vdlida e ndo demonstraram tratar a
doencga especifica ou ser seguros. Recursos para ajudar
pacientes e familiares a identificar "tratamentos" com
células-tronco ndo comprovados e alegagdes infundadas

podem ser encontrados em Tratamentos com células-tron-
co ndo comprovados).
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TER CUIDADO SE ESTIVER
CONSIDERANDO UM

"TRATAMENTO" COM CELULAS-
TRONCO NAO COMPROVADO?

Embora as pesquisas estejam em andamento, a maioria
dos tratamentos com células-tronco sdo experimentais e
ndo demonstraram ser eficazes e seguros. Ha certas
informacg8es que vocé deve investigar se estiver consi-
derando um "tratamento" com células-tronco ndo compro-
vado fora de um estudo clinico regulamentado, incluindo
uma descricdo detalhada do tratamento, a ciéncia que o
sustenta, o resultado esperado e os riscos.

Entre os principais sinais de alerta de uma empresa que
anuncia um "tratamento" com células-tronco ndo comprova-
do estao

| Alegagdes baseadas em depoimentos de pacientes.
Desconfie de clinicas que se baseiam em experiéncias
de pacientes em vez de estudos devidamente
controlados. E fundamental avaliar a resposta de um
paciente ao tratamento em um estudo cego, no qual o
paciente ndo sabe se recebeu ou ndo o tratamento
com células-tronco. As vezes, os pacientes podem
observar um beneficio percebido apds um tratamento
que pode ndo ser resultado do tratamento em si. Os
pacientes também podem ter experimentado
beneficios ndo relacionados ao tratamento. A menos
que tenha havido uma pesquisa clinica cuidadosa-
mente avaliada, é dificil de-terminar a eficacia do
tratamento e o que o paciente pode esperar.

| Varias doencas tratadas com as mesmas células. Os

tratamentos com células-tronco ndo sdo "unicos".
Espera-se que diferentes doengas, como o mal de
Parkinson e as doencas cardiacas, sejam tratadas
com diferentes tipos de células e, portanto, diferentes
tratamentos com células-tronco, que sdo apropriados
para a respectiva doenga. Além disso, seu tratamento
deve ser fornecido por um médico especialista em
sua doenga ou condigao.
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A origem das células ou a forma como o tratamento
serd realizado ndo esta claramente documentada.
Essas informagdes devem ser claramente explicadas
em um Termo de Consentimento Informado ou Termo
de Consentimento para Tratamento (consulte a
pergunta 3.d.). Além disso, deve haver um proto-
colo, que pode ser considerado como o manual de
operacdo do tratamento, que descreve o trata-
mento em detalhes para o médico. Embora ele
possa nao ser disponibilizado automaticamente,
vocé deve poder solicitar o protocolo. Para um
estudo clinico ou tratamento experimental, os
protocolos devem ter sido revisados quanto ao
mérito cientifico por especialistas independentes
e aprovados por um comité de ética para garantir
que os direitos e o bem-estar dos participantes
sejam respeitados. Ao considerar um tratamento
com células-tronco, pergunte quem aprovou esse
protocolo e quando a aprovagao expira.

Afirma que ndo ha risco. Sempre ha riscos envolvidos
no tratamento. As informacdes sobre os possiveis
riscos devem estar disponiveis em pesquisas
pré-clinicas ou clinicas.

Alto custo do tratamento ou custos ocultos. Ndo é
comum que alguém pague para participar de um
estudo clinico. Considere quais sdo os custos
envolvidos no "tratamento". Pergunte sobre custos
adicionais além da taxa de administragdo do "trata-
mento", como custos de atendimento médico de
emergéncia se algo der errado, principalmente se
vocé estiver fora do seu pais. Descubra quais custos
seu programa nacional de satde ou provedor de
seguro de saude cobrird, em quais circunstancias e
em quais paises.

Garantias de que vocé pode armazenar suas
células-tronco ou as de seu filho para uso terapéuti-
co futuro. Embora existam alguns usos legitimos
para as células armazenadas, vocé deve estar ciente
de que existem clinicas de células-tronco e bancos
de sangue/tecidos inescrupulosos que fazem falsas
promessas sobre tratamentos com células-tronco e
promovem o armazenamento de células-tronco por
anos, ou até décadas, para usos futuros ndao compro-
vados contra um amplo espectro de doengas ndo
relacionadas ao tipo de célula armazenada. Vocé e
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sua familia devem estar cientes de que o armazena-
mento de células por tempo indeterminado para um
possivel "tratamento" futuro pode ser caro e ndo ha
garantias de que as células possam ser usadas ou de
que o tratamento futuro anunciado se mostrard
seguro e eficaz. Para saber mais, consulte As
aplicacdes clinicas da doacdo e do armazenamento

de células-tronco.

| Afirma que a aprovagdo regulatéria ndo é
necessdria. Em muitas jurisdi¢des, a supervisao
regulatdria € necessaria se as células forem
manipuladas até certo ponto (veja a definicdo de
manipulacao minima, da TGA, como um exemplo)

ou se as células forem usadas de uma forma
diferente de como funcionariam normalmente (veja
a definicdo de uso homdlogo, da TGA como um
exemplo). Nesses casos, os tratamentos com
células-tronco exigem supervisdo regulatdria,

mesmo que as células sejam colhidas e devolvidas
ao mesmo paciente.

4.c. O QUE DEVO PERGUNTAR
ANTES DE CONSIDERAR UM

"TRATAMENTO" COM CELULAS-
TRONCO NAO COMPROVADO?

Vocé deve fazer muitas perguntas sobre o "tratamento" com
células-tronco ndo comprovado que estd sendo oferecido e
buscar uma segunda opinido de um médico de confiancga,
qualificado ou especialista médico com conhecimento
suficiente sobre células-tronco e pesquisa clinica. Vocé ndo
deve ser apressado ou financeiramente seduzido a tomar
uma decisdo - certifique-se de entender todo o plano de
tratamento e todos os possiveis riscos associados.

Os médicos envolvidos devem ser especializados em sua
doenca ou condigdo, descrever outras opgdes de trata-
mento e discutir todos os riscos que vocé correrd ao
receber um procedimento que ndo foi comprovado como
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seguro ou eficaz. Vocé deve receber um Termo de
Consentimento Informado ou Termo de Consentimento
para Tratamento que deve responder a muitas de suas
perguntas (consulte a pergunta 3.d.). Vocé deve receber
um termo de consentimento para qualquer "tratamento"
com células-tronco ndo comprovado, mesmo que nao faga
parte de um estudo clinico. Ele deve enfatizar a natureza
ndo comprovada do tratamento e descrever os riscos
especificos associados ao(s) tratamento(s) com células-tron-

co. Esse termo deve ser assinado por vocé (ou seu repre-
sentante legal) e pela pessoa que forneceu as informagdes.
Vocé deve receber uma cépia desse documento.

Veja a seguir as perguntas recomendadas a serem feitas ao
considerar um "tratamento" com células-tronco ndo
comprovado

O "TRATAMENTO"

O O "tratamento" é rotineiro para essa doenga ou
condicdo especifica?

O Quais sdo as opgdes alternativas de tratamento
para minha doenca ou condi¢do?

O Se eu fizer esse "tratamento", isso poderd afetar a
minha participagcdo em um estudo clinico ou me
excluir de outros tratamentos em potencial?

O Quais sdo os possiveis beneficios que posso
esperar? Como isso serd medido e quanto tempo
levard?

O Que outros medicamentos ou cuidados especiais
eu poderia precisar?

O Como isso se encaixa no meu plano de tratamen-
to de longo prazo?

O Como é feito esse "tratamento" com células-tronco?
O Qual é a fonte das células-tronco?

O Como as células-tronco sdo identificadas,
isoladas e cultivadas?

O As células sdo diferenciadas em células especial-
izadas antes do "tratamento"?

O Como as células sdo enviadas para a parte
correta do corpo?

O Se as células ndo forem minhas, como meu
sistema imunoldgico serd impedido de reagir as
células transplantadas?
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EVIDENCIA CIENTIFICA E SUPERVISAO

O Qual é a evidéncia cientifica atual de testes
preliminares usando esse "tratamento"? Essa
clinica realizou estudos pré-clinicos ou testes
clinicos com esse produto? Quais foram os resul-
tados? Se ndo realizou, por que ndo?

O H4& alguma supervisdo independente do plano de
tratamento? Vocé pode fornecer nomes de
cientistas e clinicos que possam dar conselhos
independentes?

O Existe alguma supervisdo ou credenciamento
independente da clinica onde o "tratamento" serd
realizado e da instalacdo onde as células sdo
processadas? Em caso afirmativo, essa super-
visdo ou credenciamento é confidvel? Devo
confiar nisso de alguma forma ao tomar decisdes
sobre minha saulde e cuidados com a saude?

O Existe aprovacdo de uma agéncia reguladora
nacional ou regional, como a EMA, a FDA, a
PDMA, a TGA ou a ANVISA, desse tratamento
para essa doenca ou condigdo especifica?

SEGURANGCA E EMERGENCIAS

O Quais sdo os riscos do procedimento em si e os
possiveis efeitos colaterais imediatos e de longo
prazo?

O O que sera feito se ocorrer uma reacdo adversa
(efeito colateral ruim)? Quem é a pessoa a ser
contatada em caso de emergéncia ou lesdo
relacionada ao tratamento? Quem fornecerd
atendimento médico de emergéncia? O que devo
fazer se ndo conseguir entrar em contato com
alguém da clinica em caso de emergéncia?

O Aclinica estd adequadamente preparada para
lidar com emergéncias, como uma reagao
alérgica grave?

O Qual tratamento de acompanhamento serd
recebido e por quanto tempo? O que eu precisa-
rei fazer?

O Quem é o médico responsdvel pelo "tratamento"?
Qual é o treinamento especializado desse
médico? Qual é o nivel de treinamento dos outros
meédicos e da equipe de suporte técnico?
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DIREITOS DOS PACIENTES

O Quais sdo meus direitos como participante - por
exemplo, confidencialidade, meu direito de ser
informado sobre qualquer nova informagdo que
possa surgir, meu direito de me retirar do
processo de tratamento?

O A queindenizagdo tenho direito se for ferido
como resultado desse "tratamento"? O que
precisarei fazer para obter essa indenizagdo?
Terei que entrar na justica e processar?

CUSTO

O Hé algum custo para o tratamento? Em caso
afirmativo, o que isso inclui? Em que outros custos
eu incorrerei?

O Quais seriam os custos do tratamento de
emergéncia se algo der errado?

O Quem forneceria o atendimento de emergéncia e
quem pagaria por ele?

O O que acontece se houver uma complicagdo grave
que resulte em invalidez de longo prazo? Quem é
responsavel pelo pagamento dos custos associados?

O Se eutiver que ir ao tribunal e buscar solugcdes
por meio de litigio, quem é responsavel pelo
pagamento das taxas legais?

O Antes de viajar ou concordar com o tratamento,
informe-se sobre os custos que seu seguro de
viagem, provedor de seguro de salde ou
programa nacional de saude cobrird, em quais
circunstancias e em quais paises.

O Como posso obter a pré-aprovacdo da minha
seguradora ou plano de salde e tomar medidas
para evitar o recebimento de contas médicas
inesperadas e indesejadas?

(e D)
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4.d. DEVO OBTER UMA
SEGUNDA OPINIAO?

Vocé é incentivado a fazer muitas perguntas sobre o
"tratamento" que estd sendo oferecido e a buscar segun-
das opinides de médicos qualificados e independentes.
Seu médico deve lhe dar apoio e ajudar no processo de
obtengdo de uma segunda opinido. Os cuidadores
primdrios devem facilitar o acesso a especialistas para
ajudar os pacientes a tomar decisdes mais informadas
sobre seus cuidados. Registros médicos, protocolos de
pesquisa, protocolos de tratamento e documentos de
consentimento informado devem ser fornecidos a pessoa
que estd dando uma segunda opinido.

Para obter mais informac¢des, acesse AboutStemCells.org.
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GLOSSARIO

Tratamentos com células-tronco aprovados

Tratamentos que sdo respaldados por evidéncias
convincentes de eficdcia e seguranca, aprovados pelos
érgdos reguladores apropriados e amplamente aceitos
pela comunidade médica global. No momento, além do
tratamento de vdrios canceres do sangue e de condicdes
imunoldgicas selecionadas, ha muito poucas condigdes
para as quais as terapias baseadas em células-tronco sdo
estabelecidas como tratamentos eficazes e seguros.

Estudo clinico cego

Os participantes ndo sabem se recebem o tratamento
que estd sendo avaliado, um tratamento controle ou um
placebo.

Transplante de células-tronco do sangue/transplante de
medula éssea

O transplante de medula dssea, de células-tronco do
sangue ou de células-tronco hematopoiéticas € um dos
Unicos tratamentos com células-tronco comprovadamente
eficazes e seguros. Por meio do transplante de células-
tronco sanguineas, as células-tronco sanguineas
sauddveis podem substituir as células doentes,
potencialmente produzindo todas as células sanguineas e
imunoldgicas futuras e tratando o paciente. Os
transplantes de células-tronco do sangue sdo mais
comumente usados para tratar doencas do sangue (como
canceres ou disturbios dos glébulos vermelhos), doencas
de insuficiéncia da medula dssea e certas doencas
resultantes da falta ou disfuncdo de células imunoldgicas.
Doengas metabdlicas hereditdrias (deficiéncias na
decomposicdo de substancias no corpo) também podem
ser tratadas por meio de transplante.

Estudo clinico

Um estudo de pesquisa projetado para responder a
perguntas especificas sobre um novo tratamento ou uma
nova maneira de usar um tratamento atual que também
estabelece se os possiveis tratamentos sdo eficazes e
seguros.
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Termo Definicdao

Células singulares em nosso corpo definidas por duas
propriedades: podem se dividir para produzir mais de si
mesmas e podem gerar tipos de células especializadas,
como células da pele, musculares ou sanguineas.

Células-tronco

Células-tronco que podem se diferenciar em todos os tipos
Células-tronco pluripotentes (PSCs) de células do corpo. As PSCs incluem células-tronco
embriondrias e células-tronco pluripotentes induzidas.

Documento que descreve o papel do paciente no
recebimento de um tratamento experimental e as possiveis
implicacdes de prosseguir com o tratamento experimental
Termo de Consentimento Informado ou de Tratamento ou ndo aprovado. Ele deve fornecer uma descrigdo clara e
detalhada do tratamento ou procedimento em linguagem
simples e explicar as opgdes de tratamento do paciente,
seus direitos e responsabilidades e os possiveis riscos.

Termos usados as vezes para descrever tratamentos com
células-tronco que estdo sendo testados em estudos
clinicos, mas que ndo foram aprovados como eficazes e
seguros. Até a aprovac¢do formal, um tratamento com
Tratamento experimental/procedimento experimental células-tronco que estd sendo testado em estudos
clinicos é considerado experimental. E importante
entender que testar um tratamento com células-tronco
em estudos clinicos ndo garante que ele se tornard uma
terapia aprovada e estabelecida.

Um tratamento inativo que é usado como comparagado
Placebo para ajudar os pesquisadores a determinar se um
tratamento € mais eficaz do que nenhum tratamento.

Os participantes sdo designados aleatoriamente para
receber diferentes intervengoes a fim de reduzir o viés.

Estudo clinico randomizado

Tratamento que ndo foi testado por meio de estudos
clinicos formais ou regulamentados e que ndo
demonstrou ser eficaz ou seguro. Atualmente,
"tratamentos" com células-tronco ndo comprovados estdo
sendo comercializados e administrados por clinicas e
provedores de células-tronco em todo o mundo que

"Tratamento" com células-tronco ndo comprovado
operam fora dos padrdes éticos aceitos.

A administragdo de "tratamentos" ndo comprovados pode
causar danos fisicos, psicolégicos e/ou financeiros.

Para acessar o glossdrio completo sobre células-tronco, visite https:/www.aboutstemcells.org/info/glossary.

(e D)
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RECURSOS PARA

PACIENTES

Recursos do ISSCR

Site de educacdo publica da ISSCR, About Stem Cells
(Sobre células-tronco):
https://www.aboutstemcells.org/

Nove coisas que vocé deve saber sobre os tratamentos
com células-tronco: https://www.aboutstemcells.org/info/

nine-things-to-know-about-stem-cell-treatments

Informacdes sobre doencas especificas: _https:/www.
aboutstemcells.org/disease-specific-information

Glossdrio de células-tronco:
https://www.aboutstemcells.org/info/glossary

Sobre os estudos clinicos:
https://www.aboutstemcells.org/clinical-trials

Tipos de células-tronco:
https://www.aboutstemcells.org/info/stem-cell-types

Como a ciéncia se torna medicina:
https://www.aboutstemcells.org/science-to-medicine

Doagdo e banco de células-tronco:
https://www.aboutstemcells.org/donation-banking

Sangue do corddo umbilical e usos no tratamento de
doencas
https://www.aboutstemcells.org/info/cord-blood

Recursos de estudos clinicos

Recursos de estudos clinicos:
https://www.clinicaltrials.gov/

Como funcionam os estudos clinicos: https:/www.

australianclinicaltrials.gov.au/what-clinical-trial/how-clinical-tri-

als-work
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O que é um placebo e por que os placebos sdo usados
em estudos clinicos: https://health.ucdavis.edu/ctsc/area/
clinicaltrials/documents/What-is-a-Placebo.pdf

Termos comuns que vocé deve conhecer ao se inscrever
em um estudo clinico: https:/jcto.weill.cornell.edu/

patients/clinical-trials-common-terms-to-know

Recursos adicionais

Interpretagdo de manipulagdo minima e uso homélogo:
AU: https://www.tga.gov.au/method-preparation-interpre-
tation-minimal-manipulation

EMA: https://www.ema.europa.eu/en/documents/presen-
tation/presentation-cats-views-classification-atmps-homol-
ogous-use-nicolas-ferry_en.pdf

FDA: https://www.fda.gov/media/109176/download

A Europa aprova o Holoclar®, o primeiro produto medici-
nal baseado em células-tronco: https:/www.eurostemcell.

org/story/europe-approves-holoclar-first-stem-cell-based-me-
dicinal-product

O que sdo terapias ndo comprovadas?:
https://www.eurogct.org/what-are-unproven-therapies
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