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Introducio: Doengas raras e degenerativas sem tratamento curativo disponivel, como as
condi¢des pridnicas, tém motivado pacientes e familiares a buscar alternativas
terapéuticas experimentais, evidenciando o funcionamento dos mecanismos regulatorios
que permitem a importagdo excepcional € o uso compassivo de medicamentos nao
registrados no pais. Objetivo: Discutir, por meio de revisdo narrativa da literatura, o papel
do farmacéutico na viabilizagdo, no acompanhamento ¢ na orientagdo do acesso a
medicamentos experimentais no Brasil. Materiais e Métodos: Realizou-se revisdo
narrativa da literatura nas bases SciELO, PubMed e Google Académico, além de
documentos oficiais da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa) e do
Ministério da Saude, publicados entre 2015 e 2025, utilizando os descritores “uso
compassivo”, “importacdo excepcional” e “assisténcia farmacéutica”. Resultados e
Discussao: A legislagdo sanitéria brasileira permite, em carater excepcional, a importagao
de fArmacos sem registro comercial quando hé gravidade clinica e auséncia de alternativa
terapéutica, cabendo ao farmacéutico a avaliagdo técnica da documentacdo, o
acompanhamento farmacoterapéutico do paciente, a orientagcdo da familia quanto a riscos
e expectativas, e a interlocu¢do com Oorgaos reguladores. A crescente repercussao
midiatica de casos dessa natureza reforga a relevancia desse profissional na interface entre
regulagdo sanitaria, industria farmacéutica e cuidado ao paciente. Conclusdes: O
farmacéutico exerce papel central no acesso responsavel a terapias experimentais, sendo
necessario maior investimento em capacitagdo sobre regulacdo sanitaria e
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