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O avanço tecnológico no tratamento de doenças raras precisa ser acompanhado de análi-
ses econômicas que subsidiem gestores com informações sobre o real impacto financeiro 
e de resultados de saúde que as novas tecnologias representam (Cannizzo et al., 2018). Por 
serem doenças com envolvimento contínuo de familiares e consumo ativo do sistema de 
saúde para que possa ser alcançada a efetividade nos tratamentos, a medição acurada 
de custos diretos e indiretos é de extrema relevância para que os gestores possam tomar 
decisões assertivas e sustentáveis no sistema de saúde (Tan et al., 2016). 

A hemofilia tipo A é uma doença hereditária rara caraterizada pela deficiência ou dis-
função da atividade do FVIII e causa sangramentos espontâneos ou após trauma de difí-
cil controle. Atualmente, afeta aproximadamente 400.000 pessoas ao redor do mundo e 
aproximadamente 13.000 pessoas no Brasil, o que posiciona o país como a terceira maior 
população portadora da doença no mundo (Stonebraker et al., 2020). Atualmente o trata-
mento é realizado mediante a reposição de concentrados de FVIII, agentes de bypass ou 
emicizumabe. Todavia, os pacientes tratados com FVIII podem desenvolver anticorpos que 
neutralizam a ação da tecnologia, tornando, portanto, o controle dos sangramentos ine-
ficaz, o que impacta a morbidade e a qualidade de vida dos pacientes (Collins et al., 2013).  
O emicizumabe é um anticorpo monoclonal que mimetiza a função do FVIII ativado e, por 
utilizar outro mecanismo de ação, não leva à formação de inibidores do FVIII e melhora o 
controle dos sangramentos e a experiência do paciente (via de administração subcutânea 
e maior espaçamento entre as doses) (Brasil, 2015).  

Em 2019, o emicizumabe foi incorporado ao Sistema Único de Saúde (SUS) do Brasil, 
após recomendação da Comissão Nacional de Incorporação de Tecnologias no Sistema 
Único de Saúde (Conitec), para o tratamento de indivíduos com hemofilia A e inibidores 
do FVIII refratários ao tratamento de imunotolerância. No mesmo ano, o investimento em 
medicamentos específicos para o tratamento da hemofilia A representou 1,3 bilhão de 
reais no orçamento do SUS (Brasil, 2021). 

Entre os fatores que colaboram com o aumento do custo do tratamento da hemofi-
lia tipo A está o desenvolvimento de anticorpos inibidores contra FVIII (Rota et al., 2017).  
A presença deles pode incrementar o custo em até três vezes, quando comparado com o 
tratamento de pacientes que não desenvolvem inibidores (D’Angiolella et al., 2018). 
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Apesar do custo elevado direto com o tratamento, o ma-
nejo da doença também apresenta elevados custos indiretos, 
como a necessidade de um familiar não conseguir manter a 
renda e atividades profissionais. Os custos diretos e indiretos 
aumentam em função da gravidade da doença, sendo o con-
centrado de fator de coagulação (CFC) responsável em mé-
dia por 54% do custo do tratamento com a doença e 92% em 
pacientes graves em tratamento profilático, na perspectiva 
do SUS (Brasil, 2015). 

Infelizmente, muitas análises são limitadas por incluírem 
dados parciais de custos para o sistema de saúde, não con-
siderando o impacto para o indivíduo e seus familiares nos 
recursos com a doença e os prejuízos indiretos com a redu-
ção de produtividade ou perda de trabalho dos pacientes 
ou seus cuidadores. As análises de dados de vida real, após 
implementação das terapias inovadoras que não levam ao 
desenvolvimento de inibidores, apontam para a redução de 
custo em médio e longo prazo com redução de custos com 
tratamentos de alto custo (com agentes de bypass ou imu-
notolerância), além de evitar os custos das complicações ou 
sequelas (Ferreira et al., 2020), de modo que a medição e o 
conhecimento dessa informação em nível nacional são de 
extrema importância para direcionar ações de políticas de 
saúde e otimizar o manejo clínico desses pacientes. 

Em 2021 iniciou-se no Brasil um projeto inédito 
[Custo-hemofilia Brasil] com o propósito de gerar informa-
ções de custos diretos e indiretos dos indivíduos portadores 
de hemofilia tipo A, a partir da coleta de dados de vida real 
e com técnicas de microcusteio. Nesse projeto, o método de 
custeio baseado em atividades e tempo (TDABC), conside-
rado o método-padrão de estudos de custos em saúde (da 
Silva Etges et al., 2020), foi escolhido para orientar as coletas 
de dados em três hemocentros de referência nacional. 

O TDABC permite mensurar custos a partir da identifica-
ção dos recursos consumidos pelos pacientes, seus respecti-
vos custos e o tempo de consumo de cada recurso (Kaplan, 
2014). Entre as vantagens do método, está a possibilidade 
de identificar oportunidades de redução de desperdícios ao 
longo das jornadas de cuidado a partir da redução da varia-
bilidade (da Silva Etges et al., 2022). 

Recentemente o método foi utilizado de forma pioneira 
na literatura em avaliações de custos de doenças raras e tam-
bém no Brasil (da Silva Etges et al., 2021). Os resultados alcan-
çados nesse estudo têm sido utilizados em diversos eventos 
nacionais para promover o diálogo entre prestadores, Estado, 
fontes pagadoras, indústria, associações de pacientes e ou-
tros stakeholders para, dessa forma, facilitar avanços no es-
tabelecimento de políticas públicas que possam ser mais 
sustentáveis no sistema de saúde. 

O Projeto Custo-hemofilia Brasil está em fase de análise 
de dados de 140 pacientes incluídos e, seguindo as etapas do 
TDABC, já construiu os desenhos de jornadas dos pacientes 
nos diferentes hemocentros, retratando a realidade desses 

serviços no país (Anexo I). Ao longo da coleta, têm sido iden-
tificadas variabilidades na forma como o serviço é prestado 
e no tempo consumido de recursos (de estrutura e dos pro-
fissionais de saúde) ao longo das jornadas de cuidados dos 
pacientes. 

A pesquisa permitirá medir o custo incremental relacio-
nado às variabilidades e propor alternativas de redesenho 
dos serviços para que as jornadas de cuidados possam ser 
realizadas com maior eficiência no consumo de recursos, 
mantendo a qualidade dos resultados de saúde gerados. 

Por se tratar de uma doença que exige que os pacientes 
façam procedimentos de rotina nos hemocentros, a proposi-
ção de jornadas de cuidado que possam ser mais eficientes 
e resultar em melhor experiência dos pacientes é um propó-
sito e um resultado esperado para o projeto, com impacto 
direto no sistema de saúde. 

Além dos custos diretos, o projeto coletará informações 
dos indivíduos portadores de hemofilia e seus familiares so-
bre o impacto da doença na sua vida econômica e as des-
pesas relacionadas, como, por exemplo, dados de perda de 
produtividade do paciente ou familiar por causa dos cuida-
dos da doença. 

A colaboração entre os centros de referência nacionais, 
pesquisadores de economia e gestão em saúde, assim como 
da indústria, tanto para o desenho quanto para o desenvol-
vimento de um projeto, está proporcionando a medição de 
dados que retratam a realidade das rotinas de cuidados de 
doenças raras no Brasil. Por isso, além das informações e pro-
posições de impacto esperadas, esse projeto demonstra ser 
possível unir esforços e usar a tecnologia disponível para me-
lhorar a capacidade de uso de dados disponíveis na gestão 
de doenças raras em um sistema de saúde universal. 

Anexo I

https://miro.com/app/board/
uXjVO-RyVLs=/?share_link_id=989364462364
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