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Avaliacao de Tecnologias em A recente publicacédo da “Politica Nacional de Atencao Integral as Pessoas com Doencas Raras e
Saude, doencas raras, politica de as Diretrizes para Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras no ambito do Sistema Unico de
salde, drogas orfas Saude (SUS)’, publicadas via Portaria 199/2014, tem se demonstrado, para todos os atores envolvi-

dos no processo politico de agenda, formulagéo, implementacao e, por hora, monitoramento, um
avanco importante em direcdo a um sistema de salde cada vez mais igualitério e para todos os
brasileiros. Contudo, é possivel debater sobre algumas questdes estruturais relativas ao processo de
implementagao desta politica, principalmente, no que concerne a incorporagao de tecnologias no
SUS, o impacto, sobretudo, orcamentario a ser gerado no sistema e os desafios de acesso impostos
aos pacientes e seus cuidadores. Sendo assim, o objetivo deste artigo € explicitar e discutir o cendrio
das doencas raras no Brasil - principalmente apds a publicagdo da Politica Nacional dedicada a este
tema - e no mundo, sob a dtica da Avaliacado de Tecnologias em Saude, destacando os entraves des-
se processo perante a necessidade de incorporacéo de tratamentos especificos para essas doencas
no Sistema Unico de Saude brasileiro.

Keywords: ABSTRACT

Health Technology Assessment, The recent publication of the “National Policy on Comprehensive Care for People with Rare Disea-
rare diseases, health policy, ses and the Guidelines for Comprehensive Care for People with Rare Diseases within the National
orphan drugs Health System’, published via Ordinance 199/2014, has been demonstrated for all actors involved

in the political process scheduling, design, implementation, and actually, monitoring, an important
advance toward a health care system will be increasingly egalitarian and for all Brazilians. However, it
is possible to discuss some structural issues relating to the implementation of this policy process, es-
pecially regarding the incorporation of technology in the NHS, the impact, especially the budget to
be generated in the system and access challenges imposed on patients and their caregivers. Thus,
the aim of this paper is to explain and discuss the scenario of rare diseases in Brazil - especially after
the publication of the National Policy on this topic - and the world from the perspective of Health
Technology Assessment , highlighting the process obstacles given the need to incorporate specific
treatments for these diseases in the Brazilian Unified Health System.
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Introducao

Nas ultimas décadas, uma crescente demanda cientifica, so-
cial e politica na area da saude tem eclodido, em busca de
métodos mais eficazes de prevenir, diagnosticar e tratar do-
encas. (Brasil, Ministério da Saude, 2008).

Sendo assim, erigir se o beneficio conferido estd em pro-
porcao com o custo que adiciona, € uma questdo central
para uma tomada de deciséo racional, principalmente quan-
do falamos de recursos publicos ligados a salide, onde as es-
colhas sao feitas todos os dias e 0s recursos sao escassos e
finitos, quer seja em termos humanos, de tempo, financeiros,
fisicos ou estruturais.

Essa situagao se agrava quando o debate gira em torno
de doencas de baixa prevaléncia no mundo todo, as chama-
das doencas raras, o que, no cenario das industrias, dificul-
ta e encarece muito o processo de pesquisa e produgao de
novas tecnologias e tratamentos; e, do lado governamental,
aumenta a dificuldade em escolher entre a melhor utilizacdo
dos recursos publicos e os melhores resultados para a satde
dos pacientes (Interfarma, 2013).

E possivel justificar a importancia desse debate ao
destacar que nédo existe no mundo, tratamento efetivo e
seguro para muitas das doencas raras e para aquelas em
que o tratamento é existente, diversas barreiras dificultam
0 acesso dos pacientes aos medicamentos orfaos, aqueles
especificos para o tratamento da doenca.

Diante dessas questdes, o objetivo deste artigo é explici-
tar e discutir o cenario das doencas raras no Brasil - principal-
mente apos a publicacao da Politica Nacional dedicada a este
tema - e no mundo, sob a dtica da Avaliacdo de Tecnologias
em Saude, destacando os entraves desse processo perante
a necessidade de incorporacdo de tratamentos especificos
para essas doencas no Sistema Unico de Saude brasileiro.

Acesso a servicos de saude e novas tecnologias

A universalizacdo do acesso a saude, como direito social
fundamental para a promocao do bem-estar e melhoria da
qualidade de vida da populacao, tem sido uma reliquia cada
vez mais buscada na sociedade atual, tendo em vista o enca-
recimento das intervencdes em saude e a observacao de sig-
nificativas disparidades socioeconémicas. (Aith et al., 2014).

Segundo Campino e Sarti, 2010 (Campino e Sarti, 2010
apud Nita et al., 2010), por um lado, o reconhecimento do di-
reito a saude, como direito social fundamental, constitui uma
evolucdo das politicas publicas nacionais, contribuindo para
a melhoria das condicoes de vida da populacdo. Por outro,
contribui para a identificacdo de novos papéis de atuacao do
Estado no campo da salde: prevenir, tratar, prover, entre ou-
tros, que passam a compor o rol de obrigacdes do Governo,
CUjoS CuStos sd0 pouco a pouco integrados ao sistema de
saude brasileiro.
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A associacao dos pontos descritos acima da resultado a um
processo, ndo sé brasileiro, mas mundial, de aceleracdo dos
gastos publicos e privados em saude. E importante ressaltar
que esses custos Nao sao somente relativos a incorporacao de
novas tecnologias, mas explicam-se também no empenho éti-
co de estender a cobertura a segmentos ainda desassistidos e
reduzir as desigualdades de acesso. (Barros et al,, 1996)

Isso torna a busca pela racionalizacdo dos gastos em
saude uma questao essencial aos governos democraticos e
formuladores de politicas pubicas, onde a decisdo do gestor
girard, ndo somente em garantir a universalidade, integralida-
de e equidade do sistema de salde, mas também e, princi-
palmente, em torno de como alocar recursos escassos entre
diferentes demanas em saude e quais metodologias utilizar
ao analisar diferentes desfechos em saude existentes, prezan-
do conjugar eficiéncia, eficacia e efetividade para a reducéo
de perdas em saude publica.

Cenario das doencas raras no Brasil

Souza, 2006 aponta que decisdes e analises sobre politica
publica implicam em responder as seguintes questdes estru-
turais: quem ganha o qué, por qué e que diferenca faz para
os cidadéaos.

As formulacdes de politicas publicas especificas para
as Doencas Raras, nao sé no Brasil, como no mundo, é um
movimento bastante moderno que, sem duvida alguma,
deve-se, em grande parte, a atuagao social efetiva dos pa-
cientes e seus cuidadores.

No Brasil, esse movimento gerou, de forma bastante plu-
ralista e com participacéo social, a publicacdo da Portaria N°
199, de 30 de Janeiro de 2014, que instituiu a Politica Nacio-
nal de Atencao Integral as Pessoas com Doencas Raras no
Sistema Unico de Saude (SUS).

Conceitos de doencas raras e drogas
o6rfas e a politica nacional

Doencas raras

O conceito de doenca rara ndo é unanime no mundo. Em
comum, entre todos 0s conceitos existentes, existe apenas a
definicdo de que pertencem ao grupo das doencas de dificil
diagnostico e que afetam uma pequena parcela da popula-
cao (Interfarma, 2013).

As doencas raras sdo caracterizadas por serem cronicas,
progressivas, degenerativas, incapacitantes e que neces-
sitam de um tratamento continuo (Boy e Schramm, 2009).
Essas condicdes afetam a qualidade de vida dos portadores
da doenca e de seus familiares/cuidadores, que acabam se
tornando social, econdmica e psicologicamente vulneraveis,
principalmente por enfrentarem a falta de um tratamento
adequado e preconceitos (Souza et al,, 2007).
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Segundo dados da Associacao das IndUstrias Farma-
céuticas de Pesquisa — Interfarma, 75% das doencas raras
se manifestam no inicio da vida e afetam, sobretudo, crian-
cas de 0 a 5 anos, contribuindo ainda, de forma significati-
va, para a morbimortalidade nos primeiros 18 anos de vida
(Interfarma, 2013).

Sé&o caracterizadas por uma ampla diversidade de sinais
e sintomas, que variam ndo s6 de doenca para doenca,
mas também de pessoa para pessoa na mesma condicado.
Além disso, manifestacoes relativamente frequentes podem
simular doencas comuns, o que dificulta o diagndstico
preciso e eleva o sofrimento clinico e psicossocial do paciente
(Interfarma, 2013).

E importante destacar que 95% das doencas raras nao
possuem tratamento e demandam servicos especializados
de reabilitacdo que promovam a melhoria da qualidade
de vida dos pacientes. Isso porque somente 2% das do-
encas raras podem se beneficiar de medicamentos 6rfaos
capazes de interferir na evolucdo da doenca. Outros 3%
contam com tratamentos ja estabelecidos para as doencas
‘comuns” ou prevalentes, que ajudam a atenuar os sinto-
mas (Interfarma, 2013).

Quanto ao perfil epidemioldgico, analisando os varios
conceitos adotados no mundo, é possivel situar as doencas
raras na faixa daquelas que possuem prevaléncia méxima va-
riavel de 0,5 a 7 pessoas por 10.000 habitantes (Interfarma,
2013).

O Brasil, apds a publicacdo da Portaria N° 199, considera
doenca rara aquela que afeta até 65 pessoas em cada 100.000
individuos ou 6,5 pessoas para cada 10.000 habitantes.

Segundo dados mundiais da Organizacdao Mundial da
Saude — OMS, entre 6% e 8% aproximadamente da popula-
¢ao mundial sofrem com alguma doenca rara. Isso equivale
a aproximadamente 420 a 560 milhées de pessoas. No Brasil,
13 milhdes de pessoas sao estimadas com doenca rara (Inter-
farma, 2013).

Outra abordagem relevante ao discutir doencas raras é
que até o infcio dos anos 80, 0s pacientes com doencas raras
nédo faziam parte da agenda das autoridades governamentais
e da industria farmacéutica e que a atuagao de organizagoes
de pacientes e movimentos sociais ao redor do mundo,
inclusive no Brasil, ndo apenas deu voz as necessidades
dessas pessoas, como contribuiu para que as doencas raras
passassem a ser consideradas um problema de saude publi-
ca (Interfarma, 2013).

Drogas orfas

Segundo a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA)
um medicamento é “um produto farmacéutico, tecnicamen-
te obtido com finalidades profilticas, curativas, paliativas ou
para fins de diagnostico” (ANVISA, 2003). Pode-se dizer, por-
tanto, que é aquele produto destinado a prevencao, trata-
mento e controle dos sintomas de determinadas doencas.
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Segundo Ekdon (2006), a producao de um medicamento
deve necessariamente atender as trés premissas basicas: ser
produzido de uma forma que possibilite sua utilizacao, aten-
der a uma necessidade terapéutica e ser lucrativo do ponto
de vista econdmico.

O conceito de droga 6rfa, assim como o de doenca rara,
ndo é unanime. As duas melhores definicoes para fins desse
trabalho sdo as descritas por Wiest (2010) e pela Eurordis (2014).

Segundo Wiest (2010), “O primeiro estabelece que esta
designacao sera atribuida ao farmaco utilizado para o diag-
nostico, prevencao e tratamento de uma debilidade cronica
que necessita de acompanhamento continuo e que atinge
menos de 5 a cada 10.000 pessoas. O segundo critério decla-
ra que sera considerada 6rfa a droga utilizada para diagnos-
ticar, prevenir e tratar doencas debilitantes, graves e cronicas
que nao possuem incentivos especificos para serem produzi-
das por ndo apresentarem retorno financeiro que justifique a
sua producéo por parte da indUstria farmacéutica”.

A EURORDIS (2014) conceitua as drogas érfas como “pro-
dutos médicos destinados a prevencao, diagnéstico ou tra-
tamento de doencas muito graves ou que constituem um
risco para a vida e que sdo raras. Estes medicamentos séo
designados como “6rfaos” porque, em condicdes normais de
mercado, a industria farmacéutica tem pouco interesse no
desenvolvimento e comercializacdo de produtos dirigidos
para o pequeno numero de doentes afectados por doencas
muito raras”.

Wiest (2010) apresentou dados de producdo de medica-
mentos orfaos. Entre 1967 e 1983, estimou-se que 58 novas
drogas foram desenvolvidas para o tratamento das doencas
raras. Ja entre 1983 e 2007, periodo no qual entrou em vigor
o Orphan Drug Act (ODA), a Food and Drugs Administration
(FDA) listou 1793 produtos em fase de desenvolvimento, com
a designacdo para esse fim e 322 medicamentos aprovados
para a comercializacao, proporcionando uma alternativa para
o tratamento de 238 doencas diferentes.

Segundo a Interfarma, (2013), existem hoje, em fase de pes-
quisa e desenvolvimento no mundo todo, 480 drogas érfés.

Politica Nacional Para Doencas
Raras (Portaria 199/2014)

Essa politica €, sem duvida, um grande passo do Sisterna Uni-
co de Saude (SUS) em direcéo a igualdade de acesso, ao aco-
lhimento de pessoas com doencas raras, a reducao de mor-
bimortalidade e das manifestacbes secundarias e a melhoria
da qualidade de vida de pessoas portadoras de doencas ra-
ras, por meio de agoes de prevencao, diagnostico/deteccéo
precoce e atendimento multiprofissional e organizado de
forma transversal com as redes j& existentes no sistema.
Reconhece, como principios, as pessoas com doengas
raras e a necessidade de oferta de cuidado integral, garante
o controle social, prevé a oferta de cuidados com agbes de
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habilitagao/reabilitagao das pessoas com doencas raras e as-
segura o financiamento tripartite para sua implementagao.

Além disso, é uma grande oportunidade de evitar os cus-
tos elevados decorrentes da judicializacéo, na qual o Estado
perde seu poder de barganha devido a urgéncia da compra
determinada pela acao judicial e que, em 2013, alcancou RS
553 milhoes, representando um crescimento de 50,32%, em
relacdo a 2012 (Interfarma, 2013).

Entretanto, apresenta alguns desafios, muitas vezes es-
truturais, que podem se materializar em dificuldades para
pacientes e cuidadores, no momento da implementacao da
politica, principalmente, nos niveis estadual e municipal. Para
este artigo, em especial, 0 tema de acesso a novas tecnolo-
gias e tratamentos medicamentosos quando existentes, foi
escolhido para ser explicitado e debatido.

Para isso, os conceitos de Avaliacdo de Tecnologias em
Saude (ATS), incorporagao de novas tecnologias no SUS e
gestdo em saude precisam ser esclarecidos, como segue.

Avaliacao de tecnologias em saude
e a avaliacao econoémica

A Avaliacao de Tecnologias em Saude (ATS) é uma drea mul-
tidisciplinar de estudos que tem como objetivo fornecer aos
tomadores de decisdo informacdes quanto ao possivel im-
pacto e consequéncias de uma nova tecnologia ou de mu-
dangas em uma tecnologia estabelecida.

O papel da ATS é fornecer aos gestores uma analise hie-
rarquizada das opgdes de politicas de salide, com um enten-
dimento das implicacbes econdmicas, ambientais, sociais,
politicas e legais para a sociedade (Nacional Information Cen-
ter On Health Services Reserch & Health Care Technology, 1998).

Atualmente a ATS, preconizada por 6rgaos internacionais,
é centrada no modelo da medicina baseada em evidéncias
para coleta sistematica de informacoes sobre as proprieda-
des das novas tecnologias: seguranca, eficacia, efetividade
e validade para diferentes cenérios de prestacdo de servico.
Também considera uma ampla gama de atributos e os im-
pactos micro e macro econémico, sendo o efeito da incorpo-
racdo de uma nova tecnologia nos custos em saide em nivel
nacional um exemplo de impacto macroecondmico. (Brasil,
Ministério da Saude, 2008)

A avaliacdo econdmica, um dos pilares da ATS, pode ser
definida como “uma ferramenta imprescindivel na gestao
publica de incorporacao de novas tecnologias em saulde,
uma vez que a alocagao de recursos em uma tecnologia sig-
nifica a indisponibilidade dos mesmos para outras tecnolo-
gias. Assim, cada decisao de incorporagcao possui um custo
de oportunidade que devera ser sistematicamente analisado
por meio da avaliagao econdmica” (Rego, 2013).

Para o tema que estd sendo debatido neste trabalho,
o conceito de farmacoeconomia também precisa ser defi-
nido. Segundo Nita et al, (2010), é a determinacao da efi-
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ciéncia (relacdo entre custo e efeitos) de um tratamento
farmacologico e sua comparagdo com outras opcoes (de
tratamento), a fim de selecionar a alternativa com relacéo
custo-efeito mais favoravel.

Os conceitos de avaliacdo econdmica e de farmacoeco-
nomia sdo muito préximos, porém ¢ importante observar
que a avaliagao econémica néo deve ser restrita a industria
farmacéutica, tampouco ao setor da salde e a avaliacdo no
setor salde em geral deve buscar outros elementos além da
estrita avaliacdo econémica (Nita et al, 2010).

Gestao em saude e a incorporacao
de tecnologias no SUS

A incorporacdo de uma nova tecnologia deve atender aos
seguintes requisitos: 1) ser segura, 2) ser eficaz, 3) oferecer
alguma vantagem humanistica, por exemplo, melhora de
qualidade de vida ou tempo de sobrevida, se comparada as
tecnologias disponiveis, 4) ser eficiente no sentido econémi-
co da palavra, ou seja, otimizar o beneficio com o minimo
recurso (Nita et al, 2010).

Portanto, evidéncias de seguranca e eficicia ndo sdo sufi-
cientes para a incorporacao de novas tecnologias por muitos
sistemas de salide nos paises desenvolvidos, e também pelo
SUS no Brasil. Assim, no gerenciamento da assisténcia a sau-
de, as analises econdmicas podem fornecer informacgodes que
auxiliem na identificacdo da forma mais eficiente de utiliza-
cao dos recursos disponiveis, porque tratam da relacdo entre
0s custos e os beneficios dos tratamentos (Campino e Sarti,
2010 apud Nita et al, 2010).

Pode-se ainda verificar se esse gasto adicional é aceitavel,
considerando os parametros vigentes, porém, para o decisor
essa informacdo pode ndo ser suficiente (Campino e Sarti,
2010 apud Nita et al,, 2010).

Nesse contexto, outros aspectos que merecem destaque
sao a definicdo de critérios em que a tecnologia deverd ser
incorporada e o estabelecimento de protocolos para a efe-
tivacdo da incorporacao. Além disso, é preciso avaliar o im-
pacto orcamentario do custo adicional por paciente, consi-
derando-se o contingente da populagdo que demandaré tal
tratamento (Nita et al., 2010).

Dentre as andlises econdmicas, a de custo-efetividade é
frequentemente utilizada, inclusive no Brasil. Segundo Nita et
al, (2010), a analise de custo-efetividade mensura o custo em
unidades monetarias dividido por uma unidade natural; por
exemplo, anos de sobrevida apds determinada intervencao
em saude ou reducdo de eventos cardiovasculares. Essa ana-
lise é a melhor opcéo quando sdo comparadas duas ou mais
intervencoes para um mesmo desfecho em saude.

No SUS, o érgao responsdvel pela incorporagéo de tecno-
logias &, atualmente, a CONITEC, Comissao Nacional de Incor-
poracao de Tecnologias no SUS. A CONITEC, antes denomi-
dada de CITEC (Comisséo para Incorporacdo de Tecnologias

J Bras Econ Saude; 2014 Supl.(1): 41-47



Politica nacional para pessoas com doencas raras: desafios de implementacéo e incorporagéao de tecnologias no SUS

National policy for rare diseases: challenges on implementation and Health Technology Assessment in the Brazilian Unified Health System (SUS)

em Saude), foi criada com a Lei n° 12.401, de 28 de abril de
2011, que dispde sobre a assisténcia terapéutica e a incorpo-
racdo de tecnologia em satde no &mbito do Sistera Unico
de Saude (SUS).

E um érgédo colegiado de cardter permanente, integrante
da estrutura regimental do Ministério da Satde. Tem por ob-
jetivo assessorar o Ministério nas atribuicdes relativas a incor-
poracéo, exclusdo ou alteragao pelo SUS de tecnologias em
salde, bem como na constituicdo ou alteracdo de protocolos
clinicos e diretrizes terapéuticas (CONITEC, 2014).

A CONITEC é vinculada a Secretaria de Ciéncia, Tecnolo-
gia e Insumos Estratégicos (SCTIE) do Ministério da Saude,
que é responsdvel pela incorporacao de tecnologias no SUS
e assistida pelo Departamento de Gestao e Incorporacao de
Tecnologias em Saude (DGITS).

Incorporacao de medicamentos
no Brasil e as drogas orfas

A oferta de medicamentos érfaos pelo SUS depende da sua
incorporagdo em um protocolo clinico que, por sua vez, de-
pende de uma avaliacdo técnica e econémica de viabilidade.
Porém, os critérios empregados pelo Governo para avaliar a
disponibilizacdo de medicamentos 6rfaos pelo sistema pu-
blico — baseados em custo-efetividade - tém, na maioria dos
casos, excluido os pacientes da possibilidade de obter esse
tipo de tratamento, sendo que, nesses casos, que hoje sdo
a maioria no Brasil, o processo de judicializacdo, onde o pa-
ciente recorre ao Poder Judiciario para obter o tratamento, é
0 mais comum. (Aith et al, 2014)

Segundo a Interfarma, (2013), a legislacdo brasileira esta-
belece que os medicamentos destinados a doencas de baixa
prevaléncia sejam analisados, para efeitos de incorporagéo
no SUS, pelos mesmos parametros usados para os de grande
prevaléncia. Se na teoria esses parametros sdo justificaveis
para planejar e priorizar 0s gastos publicos, na pratica tém
funcionado como um enorme obstaculo para os pacientes
com doencas raras. Isso porque, por se destinar a poucas
pessoas e nao ter seu custo de desenvolvimento diluido en-
tre grandes grupos populacionais, os medicamentos 6rfaos
acabam sendo mais caros que os convencionais para o Esta-
do. Além disso, a maioria dessas drogas ndo conta com outro
medicamento com a mesma fun¢do que permita a realiza-
cdo de uma andlise comparativa de custo-efetividade, como
determina a legislacao.

Wiest (2010) também discute essa questao, relatando
que a implicacao de se utilizar a mesma forma de avaliacdo
para o caso das doencas raras é que, uma vez desenvolvido
o tratamento e verificada a sua eficacia, serd extremamente
dificil avaliar a sua efetividade, ja que a maioria destes me-
dicamentos ndo consegue transpor de forma plena a fase
experimental. Isto ocorre devido a populacédo de pacientes
ser extremamente restrita, dificultando a realizacdo de testes
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seguros de efetividade, o que causa uma demora conside-
rével na autorizacdo do medicamento para comercializacao.

Politica publica eficiente: debate sobre
protocolos clinicos e impacto orcamentario

Protocolos clinicos e a CP n° 20

Existem determinadas ferramentas utilizadas pelo Ministério
da Saude que tendem a limitar o crescimento abrupto de
suas despesas. Uma delas estd relacionada aos Protocolos
Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT’s), que definem a do-
enca, sua prevaléncia no Brasil, tratamentos disponiveis no
mercado e no sistema publico, entre outros.

Esses PCDT's, no caso das doencas raras, acabam por de-
finir parametros para identificar os pacientes elegiveis ao uso
das drogas ¢rfés, entretanto, segundo Fagundes, (2014), infor-
macoes do Ministério da Saude em 2011 apontavam 26 pro-
tocolos clinicos para tratamentos medicamentosos ligados
as doencas raras no ambito do SUS, o que ofereceria, através
do sistema, 45 medicamentos aos pacientes.

Mais recentemente, na Consulta Publica ne 20, publicada
em 09 de Setembro de 2014 e que propde a “Priorizacao de
Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas para Atencao In-
tegral as Pessoas com Doencas Raras’, a Secretaria de Ciéncia,
Tecnologia e Insumos Estratégicos e Secretaria de Atencdo a
Saude do Ministério da Saude, foi informado o levantamento
de 35 PCDT's em doencas raras, sendo elas:

e Acromegalia

e Anemia Aplastica

e Angioedema Hereditario

e Aplasia Pura Adquirida Crénica da Série Vermelha
e Artrite Reativa — Doenca de Reiter

e Artrite Reumatoide

e Deficiéncia da Biotinidase

e Deficiéncia de Horménio do
Crescimento — Hipopituitarismo

e Dermatomiosite e Polimiosite

e Diabete Insipido

e Distonias Focais e Espasmo Hemifacial
e Doenca de Crohn

e Doenca de Gaucher

e Doenca de Paget — Osteite deformante
e Doenca de Wilson

e Doenca Falciforme (que em algumas regides é rara)
e FEsclerose Lateral Amiotrofica

e Espongilite Ancilosante

e Fenilcetonuria

e Fibrose Cistica
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e Hiperplasia Adrenal Congénita
e Hipoparatireoidismo

e Hipotireoidismo Congénito

e |ctioses Hereditdrias

e Imunodeficiéncias Primérias com
Deficiéncia de Anticorpos

e Insuficiéncia Adrenal Primaria (Doenca de Addison)
e Insuficiéncia Pancreédtica Exocrina

e [Upus Eritematoso Sistémico

e Miastenia Gravis

e Mielodisplasia e Neutropenias Constitucionais
- Uso de Fatores Estimulantes de
Crescimento de Coldnias de Neutrofilos

e Osteogénese Imperfecta

e Purpura Trombocitopénica Idiopatica
e Sindrome de Guillain-Barré

e Sindrome de Turner

e Sindrome Nefrética Primaria em
Criancas e Adolescentes

Apesar disso, apenas um protocolo, para tratamento de
Gaucher, incorpora medicamento ¢rféo. Os outros incluem
somente medicamentos convencionais, que amenizam 0s
sintomas das doencas, mas nao interferem na sua evolucao.
(Fagundes, 2014). J4 de acordo com o levantamento realizado
pela Interfarma, 14 doencas contam com drogas aprovadas
pela Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria e comercializa-
das no pafs (Interfarma, 2013).

Além disso, os PCDT's apresentados como ja disponiveis
nado trazem, no texto de descricdo da doenga, a classificacao
de doenca rara e também nao seguem o padrao de preva-
léncia que esté sendo utilizado na Politica Nacional para Pes-
soas com Doencas Raras (Portaria 199), colocando obstacu-
los, em Ultima instancia, a sua garantia de assisténcia.

Outro ponto importante a ser destacado é que, algumas
doengas como Pompe, Homocistinuria, Fabry, e todas as
formas de Mucopolissacaridoses — sendo essas as mais ju-
dicializadas e penosas para o sistema de saude - ndo foram
incluidas em nenhum protocolo clinico a ser priorizado pelo
Ministério da Saude.

Impacto orcamentdrio e a ATS (Avaliagdo
de Tecnologias em Satde)

E bastante claro que o caso das doencas raras é um tema
especial para o Estado, que, como ja dito anteriormente,
acaba por lidar com o bindémio entre universalidade e
integralidade do sistema e a escassez de recursos, ainda mais
em tecnologias de alto custo, como no caso das drogas orfas.

Apesar disso, 0 monitoramento e o aprimoramento da
politica publica por meio de indicadores médicos, sociais
e econdmicos podem ser utilizados para definir uma es-
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cala de priorizagao dos medicamentos, utilizando critérios
como a prevaléncia da doenca, nimero de pessoas que
possam ser beneficiadas; taxas de cura versus aumento
da sobrevida, impactos na produtividade dos pacientes,
custos sociais indiretos derivados da mobilizacdo de pa-
rentes para cuidar dos pacientes, e aumento da precisao
diagndstica, que ajuda a evitar que pacientes nao elegiveis
se submetam a tratamento. Isso porque, dispondo de in-
formacbes mais precisas, ndo sé clinicas, mas também de
qualidade de vida, o governo pode se programar e fazer
melhores acordos de compra de medicamentos, com base
no volume (Fagundes, 2013).

Com relacdo as drogas orfés, estudo da Interfarma con-
cluiu que, em termos percentuais, as despesas com todos
os tipos de medicamento, em 2011 eram de R$ 11,5 bilhoes,
onde as drogas orfas representariam pouco mais de 2,5 % do
total, porém, com o grande potencial de ampliar de forma
concreta o nimero de pacientes assistidos (Interfarma, 2013).

Conclusao

Implementar uma Politica Publica para pessoas com do-
encas raras ¢ um desafio e tanto para o Estado brasileiro,
que é o Unico pais do mundo com mais de 200 milhdes de
habitantes a instituir e manter um sistema Unico de saulde,
universal e integral. Independentemente disso, para que
uma politica publica seja eficiente, eficaz, efetiva e aten-
da de fato aqueles que dela necessitam, multiplos fatores,
como estes destacados nesse artigo, precisam ser levados
em consideracgéo. Para isso, a participagao politica, presente
na formulacéo da Portaria 199, precisa ser continua.O moni-
toramento com indicadores sociais precisa estar presente,
junto a aqueles de impacto orcamentério e avaliacao de
tecnologias ja utilizados pelo Ministério da Saude/CONITEC.
Os passos de implementacdo precisam ser transparentes e
debatidos com a sociedade civil organizada e especialistas
no tema das doencas raras e, idealmente, alinhados com os
padrées e modelos internacionais, ja que é um desafio nao
56 brasileiro, mas mundial.

Dedicatoria
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