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Pesquisa Translacional

Espelho de Resposta

Pontuacdo de cada Questéo Discursiva conforme Anexo Il do Edital n° 3, de acordo com a
Unidade detentora da vaga.

Espera-se que o candidato no desenvolvimento do tema, tenha feito consideracdes técnicas adequadas
sobre 0s seguintes pontos:

Questao 01

Definicdo do problema genético e clinico, e descricdo integrada de abordagens de modelagem
molecular, expressao génica, protedmica, outras 6micas e abordagens de biologia de sistemas,
construcéo/utilizagdo de modelos experimentais in vitro e in vivo, ensaios funcionais.

Questao 02

1.Contexto Clinico

Doenca Rara Pediétrica: Ex. Fibrose Cistica

Prevaléncia: Ex. 1 em cada 10.000 nascidos vivos

Sintomas: Ex. Insuficiéncia pancreética, infec¢des respiratdrias recorrentes, suor salgado
Impacto na Saude Publica: Ex. Alta morbidade, necessidade de tratamentos frequentes e
especializados, impacto na qualidade de vida

2. Justificativa

® Necessidade do Novo Medicamento: LimitacBes das terapias existentes, como a necessidade
de multiplos medicamentos e tratamentos de suporte, e a falta de uma cura definitiva.
Desenvolvimento de um medicamento que possa tratar a causa raiz da doenca e melhorar
significativamente a qualidade de vida dos pacientes.



3. Métodos

e Fase T1: Estudos pré-clinicos em modelos animais para avaliar a seguranca e eficacia da
molécula candidata. Testes in vitro para determinar o mecanismo de agdo. Uso de
camundongos geneticamente modificados.

e Fase T2: Ensaios clinicos fase | e Il para avaliar a seguranca, dosagem o6tima e eficacia
preliminar em humanos. Desenho do estudo com grupo controle, critérios de inclusédo/exclusédo
claros, randomizacgdo e andlise estatistica robusta.

e Fase T3: Estudos clinicos fase Ill para confirmar a eficacia e monitorar efeitos adversos em
uma populacdo maior. Implementacdo do medicamento no SUS, treinamento de profissionais
de saude, e integragdo nos protocolos de tratamento.

e Fase T4: Avaliacdo de longo prazo do impacto do medicamento na salde publica, analise de
custo-efetividade, e ajustes nas politicas de salde com base nos resultados.

Questdes Eticas

e Consentimento Informado: Assegurar que 0s pais ou responsaveis legais estejam plenamente
informados sobre os potenciais riscos e beneficios do novo medicamento, especialmente
considerando a vulnerabilidade da faixa etaria pediatrica.

e Protecdo de Dados: Garantir a confidencialidade e protecdo dos dados dos participantes,
especialmente dados genéticos que podem ser coletados durante a pesquisa.

e Equidade no Acesso: Desenvolver estratégias para garantir que o medicamento seja acessivel
a todas as criancas que necessitem, independentemente de sua condi¢do socioecondmica.

Métodos de Alta Tecnologia e Integrativas

e O candidato deve sinalizar o uso de técnicas de alta tecnologia, multibmicas, andlises
integrativas, mencionar colaboracdes internacionais, equipes multiprofissionais e uso de
plataformas tecnologicas.

Abordagens Estatisticas Avancadas

¢ Analise de Dados: Utilizar métodos estatisticos avangados para analisar os dados coletados
durante os ensaios clinicos, garantindo a validade e confiabilidade dos resultados. Mencionar
estratégias de big-data e sistematizacé@o para coleta desses dados.

e Modelagem Estatistica: Empregar modelos estatisticos para prever a eficacia do medicamento
e para identificar possiveis efeitos colaterais. O candidato deve mencionar estratégias de
aprendizado de maquina e inteligéncia artificial.

4. Cronograma ideal (o candidato deve se aproximar a esses prazos)

e Fase T1: 2 anos - Desenvolvimento de moléculas candidatas, testes pré-clinicos.
e Fase T2: 3 anos - Ensaios clinicos fase | e Il, anélise de dados.

e Fase T3: 2 anos - Ensaios clinicos fase Ill, treinamento e implementagéo no SUS.
e Fase T4: Continuo - Monitoramento do impacto, analise de custo-efetividade.



