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RESUMO

A judicializacdo da salde tem se tornado um problema crescente no pais e tem onerado
financeiramente o Estado brasileiro, responsavel pela promoc¢édo do direito constitucional a
salde. Dentro desta realidade, em que o Judiciario interfere diretamente nas politicas publicas
estabelecidas pelo Executivo, observa-se 0 acesso a medicamentos 6rféos, que possuem custo
extremamente elevado, para o tratamento de doencas raras, desequilibrando ainda mais as
contas publicas. O presente trabalho busca analisar iniciativas do Poder Legislativo que visam
a diminuicdo da judicializagdo como meio de acesso a medicamentos 6rfdos, sem prejudicar

as possibilidades de tratamento por parte dos portadores de doengas raras.

Palavras-chave: judicializacdo, Sistema Unico de Salde, incorporacdo tecnoldgica,

medicamentos Orfaos, doencas raras, assisténcia farmacéutica.



ABSTRACT

The judicialization of health has become a growing problem in the country, which has
financially burdened the Brazilian government, responsible for promoting the constitutional
right to health. Within this reality, in which the Judiciary Branch interferes directly in public
policy established by the Executive Branch, there is the access to orphan drugs, which have
extremely high cost, for the treatment of rare diseases, further unbalancing the public
accounts. This study aims to analyze the Legislative Branch's initiatives aimed at the
reduction of judicialization as a mean of access to orphan drugs, without harming the chances
of treatment for people suffering from rare diseases.

Keywords: judicialization, Unified Health System, technological incorporation, orphan drugs,

rare diseases, pharmaceutical care.
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1. INTRODUCAO

A Constituicdo de 1988 instituiu como direito fundamental o direito a saide, sendo
responsabilidade do Estado a promog¢do e manutencdo das politicas publicas do setor. No
inicio dos anos 90, o Sistema Unico de Saude (SUS) foi concebido através do movimento de
reforma sanitaria realizada com alta participacdo popular. O resultando foi um sistema publico
universal, que preza pela equidade e a integralidade de toda a populacdo, com gestdo
coordenada pela Unido, mas com competéncias divididas com os estados e municipios, que
ofertam servicos a partir das necessidades dos locais e participam do financiamento do
sistema.

Desde entdo, as politicas realizadas pelo Ministério da Saude sdo executadas sempre
focando os impactos para 0 SUS. A ele estd atrelado o Sistema Nacional de Vigilancia
Sanitéaria (SNVS), de gestdo também compartilhada entre os entes federais e sob coordenagéo,
em nivel nacional, da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa). O papel realizado
pela Anvisa é de extrema relevancia, pois esta é responsavel pela concessdo de registro de
praticamente todo produto a ser consumido pela populacdo — como medicamentos, cosméticos
e alimentos. No que tange aos medicamentos, a agéncia possui a prerrogativa de auxiliar na
determinacdo dos valores a serem praticados em territorio nacional através da secretaria-
executiva da Camara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos (CMED).

Dentre as atribui¢des da Unido na gestdo do SUS, podemos destacar a incorporacgéo de
tecnologias, isto é, a selecdo baseada em estudos e evidéncias cientificas de quais tecnologias
(entende-se aqui todos os produtos direcionados a satde, como 0s medicamentos) que estaréo
disponiveis para a populacdo de maneira gratuita nos hospitais publicos e nos centros de
salde. Atualmente, o estudo sobre a incorporagdo de qualquer tecnologia ao sistema é
realizado pela Comiss@o Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no SUS (CONITEC), que
presta assisténcia a Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos do Ministério da
Saude, ao qual cabe, em ultima instancia, decidir sobre a incorpora¢do ou exclusdo com base
em parecer analitico fornecido pelo CONITEC. O critério-base para a incorporagdo de
medicamentos no SUS € a existéncia de registro na Anvisa. A andlise é pautada nos seguintes
critérios: eficécia, acuracia, efetividade e seguranga tecnoldgica. As decisdes da CONITEC
sdo baseadas em evidéncias cientificas e levam em conta o custo-efetividade e o impacto
econdmico da tecnologia em avaliagdo no orgamento publico.

Baseando-se nos principios do SUS de universalidade, equidade e integralidade, e no

direito constitucional a saude, estabelecidos pelos artigos. 6° e 196 da Constituicdo Federal de
11



1988, cuja responsabilidade é do Estado, vém aumentando com frequéncia cada vez maior,
por parte da populacdo brasileira, a estratégia de acesso a medicamentos por via de acoes
judiciais, independente de sua disponibilidade ou ndo no SUS.

A judicializacdo da saude teve inicio no inicio dos anos 90, quando as associacdes de
pacientes de HIV/AIDS encontraram no Poder Judiciério a possibilidade de ter acesso aos
medicamentos de forma gratuita. Muitas dessas acOes dizem respeito a medicamentos que
estdo presentes no SUS, mas por problemas de abastecimento e armazenamento podem nao
estar presentes nos postos de saude, impedindo sua dispensacao.

Outras acdes se dirigem a obtencdo de medicamentos que ndo sao dispensados pelo
SUS, e muitas vezes sequer possuem registro na Anvisa, ou seja, ndo possuem certificado
emitido pela agéncia reguladora de seguranca e ndo tém a comercializacdo autorizada dentro
do territério nacional. A judicializacdo de tais medicamentos, no entanto, vai muito além de
acdes individuais em busca de acesso a determinado medicamento. O fenémeno se inscreve
também como parte de estratégias da industria farmacéutica para introduzi-los no sistema
publico, garantindo a compra por parte do Estado, que perde seu poder de barganha. No caso
de medicamentos sem registro, € uma maneira de se ter acesso ao mercado brasileiro sem ter
que passar por processos burocraticos que envolvem o registro na Anvisa. Além disso, ao agir
pela via judicial, ndo é preciso negociar o preco do medicamento na Camara de Regulacdo do
Mercado de Medicamentos (CMED), 6rgao responsavel pela regulacdo de precos e pela
negociacdo junto a inddstria.

O caso peculiar, cuja demanda tem sido crescente em relacdo a judicializacdo da
salde, € a do acesso a medicamentos de alto custo, especialmente aos direcionados as
chamadas doencgas raras. Pela falta de medicamentos concorrentes que tratem tais doencas,
uma vez que os altos custos para a realizacdo de pesquisas e sua baixa prevaléncia aumentam
o seu valor comercial e, no caso brasileiro, os levam a enfrentar obstaculos perante aos
critérios de incorporacéo estabelecidos pela CONITEC, dificultando a disponibilidade de tais
medicamentos pelo Sistema.

O alto valor cobrado para a obtencdo dos medicamentos 6rfdos, muitas vezes ainda em
fase experimental, torna impossivel a sua compra pela via particular, tornando a sua demanda
via judicializagdo uma agdo indispensavel para o acesso dos pacientes ao tratamento existente,
interferindo no seu direito garantido a saude de forma integral. Entretanto, do ponto de vista
da politica publica de salude, financiar um tratamento extremamente caro para um grupo

restrito de pessoas possui impacto orgamentario consideravel, e prejudica o interesse coletivo,
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ja os recursos orgamentérios sdo deslocados de agBes mais abrangentes e que podem
beneficiar uma parcela maior da populagéo e geralmente atendem a demandas individuais, o
que torna o tratamento, além de tudo, restrito aos que tém acesso a justica.

Nos ultimos anos, as demandas judiciais por servi¢os de salde aumentaram em um
namero tdo significativo, que serdo colocados mais adiante, que estdo ameacando o
financiamento do setor, principalmente nos niveis estadual e municipal, que se encontram
com capacidade or¢camentaria ja reduzida pelo crescimento observado em sua participacdo no
financiamento da sadde. Além disso, técnicos de saude criticam as decisfes dos juizes pela
sua falta de conhecimento acerca das politicas de salde, e das peculiaridades técnicas dos
tratamentos que séo objetos de acdo judicial, podendo levar pacientes a sofrerem danos com
alto grau de seriedade, principalmente quando estes ndo possuem certificacdo dada pela
Anvisa de seguranca e eficécia, ou que estdo em fase experimental fora do pais.

Neste cenario, em que a relagdo entre Executivo e Judiciario é constantemente
tensionada, o Poder Legislativo aparece como a terceira via que pode, através da producao de
leis, mediar os conflitos existentes na esfera institucional. O objetivo deste estudo é avaliar se
as discussoes e iniciativas dentro do Poder Legislativo que trate da situacdo dos portadores de
doencas raras e visam também diminuir a judicializacdo de medicamentos 6rfdos sem
prejudicar seu acesso por parte da populacdo, dando ao Estado a possibilidade em programar
com maior autonomia e previsibilidade seus gastos com a medicina de alto custo.

Para isso, este trabalho sera dividido em outros quatro capitulos, sendo eles: a
metodologia e objeto estudo, onde descrevo os procedimentos adotados para a coleta de
dados, bem como a escolha dos projetos de lei apresentados por parlamentares que envolvam
doencas raras e medicamentos 6rfdos; em seguida, revisito a bibliografia atual sobre
judicializagdo e como esta se relaciona a politicas publicas de saide, dando enfoque nas agdes
que visam promover a assisténcia farmacéutica no ambito do Sistema Unico de Sadde e na
promogédo do direito a saude aos portadores de doencas raras e Sseu acesso aos chamados
medicamentos 6rfaos; o capitulo seguinte traz a descricdo dos projetos de lei selecionados,
dos textos apresentados e aprovados que influenciam na producéo legislativa, bem como o
relato das audiéncias publicas realizadas que possuem afinidade com o tema. A partir de tal
exposicdo, de carater expositivo, temos uma andlise de falhas a serem apontadas na
bibliografia, e como as criticas levantadas pela mesma sdo inseridas nos debates dentro do
Legislativo, se sdo respondidas pelos projetos de lei apresentados e se estes visam de alguma

forma a diminuicdo da judicializagcdo de medicamentos Orfaos.
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2. METODOLOGIA

O seguinte estudo busca refletir sobre efeitos de iniciativas do Poder Legislativo em
relacdo as quais os principais objetivos sdo: (a) intermediar conflitos entre os Poderes
Executivo e Judiciario no setor de saude e; (b) estabelecer, de alguma forma, a diminuicédo da
judicializagdo de medicamentos 6rfdos. Trata-se de um estudo de caso com utilizacdo de
pesquisa bibliogréafica e de analise de contetdo.

Pela expansdo do setor de salde e pela judicializacdo de diversas categorias que este
engloba, optou-se pela analise de impacto das demandas judiciais sobre a Politica Nacional de
Medicamentos (PNM) e sobre a Politica Nacional de Assisténcia Farmacéutica (PNAF).
Entretanto, como estas também tém se mostrado demasiadamente amplas pela variedade de
medicamentos e de insumos farmacéuticos das quais tratam, a pesquisa foi refinada e passou a
tratar do tema especifico das doencas raras e do acesso a medicamentos 0rfaos, caracterizados
pelo seu alto custo e, consequentemente, pelo seu grande impacto no or¢camento publico do
setor de salde. Com esse recorte em maos, foi realizada uma selecdo de projetos de lei de
iniciativa do Poder Legislativo para analisar qual o posicionamento do Congresso Nacional
guanto a crescente judicializacdo de medicamentos de alto custo e como essas propostas em
discussdo podem gerar impactos politicos e econémicos no or¢camento publico.

Para a realizacdo do estudo de caso realizou-se pesquisa bibliografica que engloba
temas como a judicializagdo da politica, o Sistema Unico de Saude (SUS), as politicas de
acesso a medicamentos, a inclusdo dos mesmos no SUS e o cenario das doencas raras e
medicamentos orfaos e de como se inserem no atual contexto. Além de textos académicos,
foram incluidos na pesquisa documental apresentacdes e discursos proferidos por gestores e
autoridades do setor, textos que compdem a legislacdo atual do SUS e fundamentam seus
programas e também a literatura que normatiza as instituicbes que compdem o sistema de
salde, tais como a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa) e a Camara de
Regulacéo do Mercado de Medicamentos (CMED).

A bibliografia foi selecionada através da busca de palavras-chave em acervos
académicos e de legislagdo estruturante. Por fim, de posse desse material, procedi a anélise de
contetdo dos projetos de lei, incluindo os eventos e as noticias relacionados a eles, além de
sua tramitacdo e de seu impacto no cenério da judicializacdo de medicamentos 6rfaos e da
legislacdo citada por cada um deles. Apresento ainda analise mais detida da Politica Nacional

de Doengas Raras, iniciativa do Ministério da Saude em 2014. Ambos os projetos de lei a
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serem analisados foram apresentados durante a 542 legislatura e seguem tramitando no
Congresso Nacional durante 2015. A andlise engloba as acGes observadas desde a
apresentacdo até julho de 2015 atraves de dados coletados nos sites da Camara dos Deputados

e do Senado Federal.

21 OBJETO DE ESTUDO

A pesquisa objetiva estudar o debate sobre a judicializacdo de medicamentos 6rfaos
dentro do Congresso Nacional. Foram selecionados um projeto de lei de iniciativa de senador
e um de iniciativa de deputado federal e que ainda ndo foram transformados em Lei Ordinéria.
Os projetos tratam diretamente do acesso e do tratamento de medicamentos orfdos pelo
sistema publico. A publicacdo da Politica Nacional de Atencédo Integral as Pessoas Com
Doencas Raras em 2014 pelo Ministério da Saide muda o cenério quanto ao tratamento dado
pelo governo aos portadores de doengas raras e 0 acesso a medicamentos orfaos por parte dos
pacientes. E importante verificar como os substitutivos apresentados para os dois projetos
dialogam com a nova norma a partir de 2014. Além da andlise dos projetos em si, ndo é
possivel perder de vista as audiéncias publicas que trataram dos temas relacionados as
proposi¢cdes e como as contribuicOes feitas durante sua realizacdo impactaram a atuacao dos
parlamentares envolvidos na elaboracdo dos pareceres.

Portanto, julgo necessario definir e delinear o que sdo doencas raras e medicamentos
orféos.

N&o ha definigdo internacional para doengas raras, apenas 0 consenso que se tratam
doencas dificeis de serem diagnosticadas e que sdo de baixa prevaléncia. Simdes et al (2014)
caracterizam as doengas raras por serem “cronicas, progressivas, degenerativas, incapacitantes
e que necessitam de um tratamento continuo” (Boy e Schramm apud Simdes et al, 2014, p.
42). O numero de diferentes doencas raras € alto e afetam cerca de 8% da popula¢do mundial,
0 que corresponde até 560 milhdes de pessoas. Atenta-se também para o fato de que 95% das
doencas consideradas raras ndo possuem tratamento, e apenas 5% possuem medicamentos que
podem interferir na evolucdo das doencas, entre eles medicamentos 6rfdos e medicamentos
voltados para doengas mais comuns. No Brasil, a definicdo de doenca rara se baseia na sua
prevaléncia: 65 casos a cada 100 mil habitantes (Simao et al, 2014).

A definicdo de medicamento 6rfdo também ndo possui consenso internacional. Aith et
at (2014) nos diz que séo utilizados dois critérios para definir se um medicamento pode ser
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classificado como 06rfdo, sendo o primeiro o carater epidemiolégico, — que analisa a
prevaléncia de uma doenca na populacdo — e o cardter econdbmico — relacionado a
rentabilidade de comercializar o medicamento, devo a baixa demanda (AITH et al, 2014). A
definicdo dada pela EURORDIS traduz o que €é colocado por Aith et al ao definir

medicamento 6rfdo como

[...] produtos médicos destinados a prevencao, diagnéstico ou tratamento de doencas
muito graves ou que constituem um risco para a vida e que sdo raras. Estes
medicamentos sdo designados como “6rfaos” porque, em condigdes normais de
mercado, a industria farmacéutica tem pouco interesse no desenvolvimento e
comercializacdo de produtos dirigidos para o pequeno nimero de doentes afetados
por doengas muito raras (EURORDIS apud Simdes et al, 2014, p. 43).

A Anvisa, através da RDC 57/2013, atribui aos medicamentos 6rfaos uma descricao
mais direta: “[...] medicamentos eficazes no tratamento ou diagnostico de doencas raras ou
negligenciadas” (INTERFARMA, 2015, p. 9).

O Projeto de Lei 1606 de 2011 (PL 1606/2011), de autoria do deputado Marcal Filho
(PMDB/MS), trata do acesso pelo Sistema Unico de Satde de medicamentos que tratam
doencas raras, mas que ndo constam nas listas de medicamentos essenciais (RENAME). Até
julho de 2015, o projeto de encontrava na Comissdao de Financas e Tributacdo (CFT) da
Camara dos Deputados sob a relatoria da deputada Soraya Santos (PMDB/RJ). Importante
notar que esta apensado ao Projeto de Lei 2669 de 2011 (PL 2669/2011), de autoria do
deputado Jean Wyllys (PSOL/RJ), aprovado na Comissdo de Seguridade Social e Familia da
Cémara dos Deputados na forma de substitutivo pelo relator, deputado Darcisio Perondi
(PMDBI/RS), sendo prudente em termos analiticos a analise dos dois textos bem como do
projeto original. E necessario colocar que foram realizados eventos em homenagem ao Dia
Nacional de Doencas Raras na CAmara dos Deputados. Estes, porém, ndo serdo analisados por
falta de informag0es disponiveis.

O Projeto de Lei do Senado 530 de 2013 (PLS 530/2013), de autoria do senador Vital
do Régo (PMDB/AM), aprofunda-se mais no tema e busca instituir a Politica Nacional de
Doencas Raras no SUS e trata, ainda, de instituir regime diferenciado de avaliacdo, registro e
importacdo de medicamentos orfaos. O projeto recebeu substitutivo da senadora Ana Amélia
(PP/RS) na Comisséo de Assuntos Sociais (CAS) do Senado Federal. O substitutivo ja tramita

na Camara dos Deputados como PL 2657/2015 e sera analisado, juntamente ao parecer dado
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pelo senador Eduardo Suplicy (PT/SP) na Comissdo de Assuntos Econdmicos (CAE) do
Senado Federal.

E importante ressaltar que os autores dos dois projetos principais ndo estio em
exercicio no Congresso Nacional na nova legislatura, iniciada em 2015. O PL 1606/2011 foi
desarquivado pelo deputado Jean Wyllys, que possui tal prerrogativa por ser autor de projeto
apensado. O PLS 530/2013 néo foi arquivado e continuou a tramitar normalmente.
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3. JUSTICA E MEDICAMENTOS: DEBATES E CENARIOS DA PESQUISA

3.1  JUDICIALIZACAO

O Poder Judiciario possui importante papel na formulacdo, na implementacdo e na
execucdo de politicas publicas. No sistema federativo brasileiro, mesmo com a separacéo
entre poderes e com a distincdo e a definicdo de prerrogativas de cada um deles, é possivel
observar que, de alguma maneira, ha sobreposicao de funcdes entre eles.

Taylor (2007) observa que o Judiciario, assim como o0s poderes Executivo e
Legislativo, possui prerrogativas de legislar, as quais permitem sua participagdo enquanto veto
player. Entretanto, o Poder Judiciario possui carater passivo, ou seja, funciona conforme é
demandado para atuar frente aos demais poderes. Sendo assim, sua participacdo na arena
legislativa se da de forma mais indireta quando comparada a outras institui¢cbes. Dentro do
contexto institucional, o Judiciario representa uma alternativa de influéncia aos stakeholders
que foram de alguma forma excluidos no &mbito formal dos processos de discussao e decisao
sobre determinadas politicas. Neste caso, o Judiciario é chamado de venue-seeking, ou seja, €
considerado uma instancia institucional que da a diversos atores a oportunidade de
participarem ou até reverterem ac6es tomadas por autoridades e que podem possuir influéncia
direta em seu cotidiano.

Resumidamente, Taylor nos diz que “[...] os tribunais ampliam o leque de atores que
podem influenciar a implementacdo de politicas publicas, mesmo depois de elas serem
aprovadas por maiorias legislativas” (2007, p. 234). Percebe-se que recorrer ao Judiciario para
alterar deliberacdes altamente qualificadas se da pelo seu alto grau de imposicdo, resultante de
poderes constitucionais atribuidos a ele na contestacdo de e na formulacdo de leis. A
judicializagéo se trata, entdo, de uma medida tomada estrategicamente por atores, entre elas a
industria farmacéutica, com vistas a aumentar suas possibilidades de sucesso junto aos
processos de construcdo de politicas publica. Nos dltimos anos, € possivel observar a
crescente demanda pela atuacdo do Judiciario e sua maior interferéncia na relacdo entre os
poderes Legislativo e Executivo. Segundo Taylor, os juizes sdo acionados com base nos
preceitos constitucionais e infraconstitucionais, sendo o impacto de sua atuacdo altamente
relevante nas agdes de governo que, contando com mais um veto-player na producédo

legislativa, perde muitas de suas preferéncias na execucéo final das politicas publicas.
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O autor também ressalta os diversos momentos em que o Judicidrio pode realizar as
alteracBes que sdo consideradas relevantes na edificagdo de uma politica: “[...] o Judiciario
pode alterar os resultados das politicas pablicas tanto no momento da deliberacdo, quanto na
hora da implementagdo” (TAYLOR, 2007, p.243). Ou seja, a possibilidade do Judiciario em
influenciar certa politica ndo se restringe a deliberacdo na arena legislativa, como ocorre com
os demais poderes. Ela vai além, sendo cabivel a alteracdo e até a rejeicdo da legislacao
mesmo apos sua implementacédo formal, atuacéo que geralmente demanda um processo longo
e cujo objetivo é qualificar informacgfes que possam aprimorar o texto final a ser publicado
(TAYLOR, 2007).

Ponto essencial para tratarmos da judicializacdo da politica diz respeito as motivacGes
e aos critérios considerados pelos juizes ao tomarem certas decisfes. A respeito desse tema,
Taylor nos apresenta a literatura sobre a cultura legal dos juizes, a qual coloca, muitas vezes,
tais atores na posicdo de sempre atuarem baseados estritamente na lei, a fim de proteger
direitos individuais, independente de seus valores pessoais. Quando se trata de intervir em
politicas publicas, no entanto, tal consideracdo ndo pode ser considerada verdade absoluta.
Segundo o autor argumenta, nesses casos ha uma ampla possibilidade de atuacdo por parte do

Judiciario e, portanto, é possivel dizer que

[...] nesse sentido, concordo com a conclusdo de Gibson (1983) de que as decisGes dos juizes
sdo uma fungdo do que eles preferem fazer, moderadas pelo que acham que devem fazer, mas
constrangidas pelo que percebem que é viavel fazer. Como j4 foi dito, as vezes nem é preciso
uma decisdo formal para que o juiz tenha um impacto no caminho da deliberagéo e, portanto, a
adesdo a lei nem sempre é o principal fator determinante da atuagdo do juiz. Afinal, os juizes —
como outros atores politicos — podem agir estrategicamente, blefando ou criando empecilhos
legais que correspondam as suas preferéncias pessoais. (TAYLOR, 2007, p.243-244, grifo
meu).

Diante do exposto, Taylor busca explicar a corrente institucional, uma das trés
correntes internacionais que buscam explicar os constrangimentos a atuacéo politica e juridica
dos juizes. Julgo, em consonancia com o que propde o pesquisador, que a corrente
institucional é a que melhor se enquadra para o contexto brasileiro, em que a Constituicdo
Federal de 1988 deu ao Poder Judiciario uma gama de poderes extremamente amplos, sem
que fosse pensada como seria a atuacdo dos juizes perante os Poderes Legislativo e Executivo.

Tratando especificamente da atuagdo em politicas publicas, Taylor ainda exp6e dois
fatores determinantes para a agdo dos juizes, como a relevancia da politica publica a ser

contestada, que define o grau de motivacgdo para o envolvimento do Judiciario; e, por fim, que
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“[...] as caracteristicas das politicas publicas em si ajudam a determinar sua judicializag&o,
com ou sem a ajuda dos juizes” (TAYLOR, 2007, p.244-245, grifo meu).

Dentro do contexto da judicializacdo no Brasil, vem sendo observado, nos ultimos
anos, o aumento das demandas judiciais por medicamentos, produtos, tecnologias e servicos
de salde. As a¢des sao respaldadas pelo direito a saude estabelecido na Constituicdo de 1988,
e exigem que o poder publico atue através do fornecimento de tais demandas, o que acaba
levando a problemas orgcamentarios e que pdem em ameaca as proprias diretrizes do Sistema
Unico de Satde (SUS), a sustentabilidade do sistema, e que, muitas vezes, prejudica o
principio da coletividade em detrimento das demandas individuais. Todas as referidas
questBes serdo tratadas a seguir, sendo abordados o direito a salde, o funcionamento e

financiamento do SUS, e como a judicializacao se insere no contexto da saude.

3.2 ATUACAO ESTATAL NO SETOR DE SAUDE
3.2.1 ODIREITO A SAUDE E O SISTEMA UNICO DE SAUDE (SUS)

A Constituicdo Brasileira dispde no seu artigo 6° os direitos fundamentais dos
cidaddos brasileiros. Entre eles, esta o direito a satde. Em relacdo a este, Macedo, Lopes e

Barberato-Filho (2011) o definem como

[...] a garantia, pelo Estado, de condi¢Bes dignas de vida e de acesso universal e
igualitario as acOes e servicos de promocao, protecdo e recuperacdo de salde, em
todos os seus niveis, a todos os habitantes do territério nacional, levando ao
desenvolvimento pleno do ser humano em sua individualidade (p.707).

A discussdo sobre o acesso a saude conforme definido pela Constituicdo ocorreu
alguns anos antes, durante a 8% Conferéncia Nacional de Saude (CNS), realizada em 1986.
Desde a década de 70, a oferta de servi¢os de saude era atrelada a previdéncia, sendo seu
acesso diferenciado entre os cidaddos previdenciarios e os ndo-previdenciarios, criando-se
sistemas distintos de acordo com a classificagéo da populacao.

Aos que ndo tinham direito a previdéncia, 0 acesso a saude era considerado caridade,
tendo as organizagdes filantropicas e sem fins lucrativos uma atuacdo de relevancia na
promocéo da salde dessa parcela da populagéo rotulada dentro da categoria pouco positiva de
“indigentes”. Ainda nessa época, surgiu o movimento chamado “Reforma Sanitaria” (logo

este se atrelou aos movimentos mais amplos de redemocratizacdo do pais), cujo objetivo
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primordial era gerar transformac6es no setor de saude como um todo, visando a garantia de
servicos de salde em sua integralidade, buscando institucionalizar a prevencao, a promogao e
a assisténcia como pressupostos basicos da oferta pablica de servicos de salude (SOUZA,
2007).

Com o fim da ditadura militar e com o fortalecimento das organizacdes da sociedade
civil, o debate sobre um novo modelo de salde publica comecou a ganhar forca. Nesse
periodo surgiram também as Ac¢des Integradas de Saude (AIS), que visavam a integracdo dos
servicos de salde e tinham como diretrizes a universalidade, a participacdo popular, a
integralidade, a acessibilidade e a descentralizagdo. Os debates travados na 8 CNS, até hoje o
maior forum de discussdo sobre os rumos da salde publica no Brasil, conceberam a salde
brasileira como um direito do cidad@o e um dever do Estado, pondo fim a l6gica fragmentada
das politicas de satde em vigor até entdo.

A Constituicdo Federal estabeleceu ainda, no artigo 198, que o sistema de salde
deveria ser unico, partindo dos principios da descentralizacéo, isto é, com a participacdo dos
estados e municipios em sua gestdo, da participacédo popular e do atendimento integral. A
prioridade do sistema seriam as atividades preventivas, oferecendo-se a partir dai acbes
integradas como a vigilancia sanitaria e epidemioldgica, o saneamento bésico, a alimentagéo
saudavel e equilibrada e o controle de produtos e tecnologias para saude.

A regulamentacdo do direto a salde surgiu com a Lei 8080/1990, que instituiu o
Sistema Unico de Saude (SUS). A lei estabelece que a garantia da satde por parte do Estado
deve se dar através de acGes que gerem a promocdo, a protecdo e a recuperacao de todo
cidaddo, sem qualquer distincdo. Também foi determinado que compete ao SUS promover
acOes de vigilancia sanitéaria e epidemioldgica, de saude integral e de assisténcia terapéutica
integral, incluindo a assisténcia farmacéutica. O mais importante do ponto de vista juridico é
que a referida lei estabelece os principios basicos que norteiam o SUS: universalidade,
integralidade e equidade.

O principio da universalidade garante o acesso a servigos de saude sem considerar as
caracteristicas pessoais, sociais e econémicas dos cidaddos atendidos. Para Souza e
Bittencourt (2011), tal principio é o que garante 0 acesso & atencdo em salde por parte de
qualquer cidadao.

A integralidade trata do modelo de atencdo dada aos pacientes, buscando solucionar
seus problemas de maneira integral, ou seja, desde o tratamento mais simples ao mais

complexo, atendendo a todas as necessidades detectadas pelo profissional do sistema. Este
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principio depende da atuag&o intersetorial para garantir um atendimento mais completo e com
qualidade (SOUZA; BITTENCOURT, 2011).

A equidade prevé a distribuicdo de recursos objetivando a diminuicdo de
desigualdades entre os entes federativos e a populagéo, através de maiores em investimentos
em areas mais carentes. Souza acredita que o principio da equidade se respalda, antes de tudo,
no principio da igualdade, possuindo entdo forte relacdo com o conceito de “justiga”, ou seja,
“dar mais para quem precisa mais”. Afirma o autor que ““[...] a equidade em saldde implica em
prover a cada um a atengdo, as agdes de saude segundo suas necessidades” (SOUZA, 2007,
p.766).

O modelo descentralizado de gestdo e financiamento é uma caracteristica do SUS que
é central para o seu funcionamento. A descentralizacdo significa que a Unido compartilha as
competéncias de gestdo com os estados e municipios. Souza e Bittencourt (2011) chamam
esse modelo de gestdo em salde de "municipalizacdo”, sendo necessario que a Unido e 0s
estados estruturem suas agdes procurando dar aos municipios as condi¢bes gerais necessarias
para exercer seu papel. Segundo Aith et al (2014), a divisdo de responsabilidades dentro do
SUS se da a partir da complexidade do atendimento. Aos municipios em geral cabe a atencédo
basica; aos municipios de maior porte, aos estados e a Unido, competem a assisténcia
secundaria e terciaria, de maior complexidade. Cada esfera possui autonomia em suas agdes e
em sua respectiva autoridade sanitaria, sendo subordinadas as agBes e ao comando do
Ministério da Satde (SOUZA; BITTENCOURT, 2011).

O marco legal mais determinante para regular a descentralizacdo do sistema € a Lei
8142/1990, que estabelece e disciplina a participacdo popular e a transferéncia de recursos
intergovernamentais. A lei cria ainda a Conferéncia de Salde, que ocorre a cada quatro anos,
com a proposta de que esta arena discuta a situacdo do setor e proponha diretrizes e
estratégias para politicas de satde nos niveis federal, estadual e municipal. E criado, por fim,
0 Conselho Nacional de Saude (CNS), 6rgdo colegiado permanente pertencente ao corpo
técnico do Ministério da Saude e instancia maxima de decisfes sobre o SUS, sendo garantida
entre seus membros a participagéo do governo, de prestadores de servico, de profissionais de
salde e de usuérios do sistema.

O Conselho Nacional de Secretarios de Saude (CONASS) e o Conselho Nacional de
Secretarios Municipais de Saude (Conasems) possuem cadeira garantida nos 0rgaos
deliberativos do setor de saude. O papel dos Conselhos se destaca nas Comissdes
Intergestores Bipartite e Tripartite, criadas pela Lei 8080/1990 O objetivo de tais comissdes é

22



discutir e decidir quanto as diretrizes dos servigos de saude e tratar 0s aspectos orcamentarios
e administrativos do sistema.

A Comissdo Intergestores Tripartite inclui o Ministério da Saude, o Conass e 0
Conasems, enquanto a Comissdo Intergestores Bipartite ocorre no ambito de cada unidade
federativa e inclui o secretario de saude estadual e os representantes do Conselho dos
Secretarios Municipais de Salde (Cosems), 0Orgdo estadual que reGne o0s secretarios
municipais de salde de determinado estado. Outra acdo que deve ser ressaltada nesse rol de
legislacBes € a criacdo da Norma Operacional Basica (NOB), de 1996, que passou a vigorar
entre 1997 e 1998. A NOB 96 estabeleceu o financiamento per capita e inseriu, de maneira
definitiva, todos os municipios na gestdo do SUS (SOUZA, 2007).

Ponto central quanto a descentralizacdo do SUS é a questdo do financiamento.
Segundo o art. 198 da Constituicdo Federal, o financiamento da salde é de responsabilidade
compartilhada entre todas as esferas de governo. A principio, o SUS deveria ser financiado
com trinta por cento do orcamento destinado a seguridade social. Entretanto, os principios que
regem o sistema levaram a uma pressdo sobre 0s gastos, 0 que piorou com o fim do repasse
do dinheiro arrecadado pela previdéncia a seguridade social. A partir disso, foram criadas
iniciativas cujos objetivos eram aumentar os recursos destinados a salde, como a
Contribuicdo Provisoria sobre Movimentagdo ou Transmissdo de Valores e de Créditos e
Direitos de Natureza Financeira, conhecida como CPMF!, que vigorou de 1997 a 2007.
Inicialmente, o montante arrecadado pela CPMF destinava-se exclusivamente ao
financiamento da salde, mas com alteracdes na legislacdo passou a também cobrir despesas
do INSS (Instituto Nacional de Seguridade Social) e a participar do orgamento de acdes que
visavam ao combate a pobreza;

Souza e Bittencourt (2011) apontam ainda que, mesmo quando 0S recursos
arrecadados pela CPMF eram destinados totalmente para a saude, esses eram insuficientes
para garantir o financiamento do setor. Com esse tipo de arrecadagéo, arregimentado em torno
da CPMF, outras fontes de financiamento, originalmente destinadas a saude, passaram a ser
desviadas para outras areas. Isso levou o Congresso Nacional a inserir na Lei de Diretrizes
Orcamentérias (LDO), entre 1998 a 2000, um valor minimo de aplicacdo na satde. No ano

2000, a aprovacgédo da Emenda Constitucional 29 supriu a necessidade de tal exigéncia.

! A reimplementacdo da CPMF para o financiamento da satde voltou a ser discutida em 2015, devido aos cortes
orcamentarios sofridos pelo setor.
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A Emenda Constitucional 29 estabeleceu os recursos minimos, de cada esfera de
governo, a serem destinados ao financiamento dos servicos e a¢des de saude. Segundo Souza
e Bittencourt (2011), gestores de salde observaram, entretanto, a necessidade de
esclarecimento conceitual e operacional do texto aprovado, para que ndo fosse dado espaco
para multiplas e concorrentes interpretaces em sua aplicacdo. O Conselho Nacional de
Saude, através da Resolucdo 322/2003, estabeleceu o calculo que estabelecia os recursos
minimos e definiu o significado de “servigos ¢ a¢des de satide”. A Unido define como gastos
em servicos e acOes de saude aqueles destinados a execucdo de despesa do Ministério da
Saude, excetuando-se as despesas direcionadas para o Fundo de Combate de Erradicacdo da
Pobreza.

Nota-se que, historicamente, a questdo de financiamento da satde sempre foi instavel.
A programacao de gastos feita de forma antecipada é fundamental para a gestdo do SUS e
para atender de maneira mais efetiva a coletividade. A judicializacdo da saude interfere
justamente na programacao orcamentaria do Ministério da Saude e das Secretarias Estaduais e
Municipais de Saude, por acrescentar gastos nao previstos inicialmente, deslocando despesas
destinadas a atender determinadas politicas publicas, que deixardo de receber recursos,
prejudicando sua execucdo. Além disso, muitas vezes, a utilizacdo de altos recursos
orcamentarios para atender pedidos individuais prejudica o atendimento mais amplo, ferindo
o0 interesse da coletividade. Os efeitos da judicializacdo no financiamento da salde serdo

debatidos mais adiante.

3.2.2 ASSISTENCIA FARMACEUTICA NO AMBITO DO SISTEMA
UNICO DE SAUDE

A Lei 8080/1990 estabeleceu nos artigos 6° e 13° que a Assisténcia Farmacéutica é
objetivo do SUS e objeto de politicas e atividades intersetoriais. Segundo Pepe et al (2010), a
assisténcia farmacéutica pode ser definida “[...] como um conjunto de atividades sistémicas
articuladas como um ciclo, que se sucedem e s6 se completam na medida em que a atividade
anterior for adequadamente realizada” (PEPE et al, 2010, p.2407). Tal ciclo inclui as etapas
de selecdo, programacdo, aquisi¢do, armazenamento, distribuicdo e utilizacéo, e se relaciona
com a prescricao, dispensacdo e uso de medicamentos. No que tange a producéo legislativa

sobre o tema, Baptista, Machado e Lima (2008), colocam que no periodo entre 1990 e 2002 se
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observou a dificuldade no acesso a medicamentos, principalmente de atencdo basica, mesmo
com a implementacdo da politica de genéricos.

A assisténcia farmacéutica engloba a Politica Nacional de Medicamentos (PNM) e a
Politica Nacional de Assisténcia Farmacéutica (PNAF). Segundo Chieffi e Barata (2010), na

construcéo de politicas relacionadas a medicamentos,

[...] o poder plblico define em seus programas os medicamentos para tratamento de
doengas, com em critérios aceitos cientificamente, pois esses medicamentos serdo
utilizados por milhGes de brasileiros; dessa maneira, € primordial ofertar a
popula¢do medicamentos seguros, eficazes, eficientes e custo-efetivos. (p.423).

A Politica Nacional de Medicamentos foi criada através da Portaria 3916/1998, do
Ministério da Salde. Soares e Deprd (2011) nos dizem, resumidamente, que a Politica
Nacional de Medicamentos estabelece que o0s gestores do SUS devem assegurar
medicamentos seguros, eficazes, de qualidade e ao menor preco possivel. Entre as diretrizes
da referida politica as principais sdo as seguintes: a revisao permanente da Relacdo Nacional
de Medicamentos Essenciais (Rename); a promoc¢édo do uso racional de medicamentos, — que
implica na educacdo em saude dos profissionais da area e dos pacientes —; a orientagcdo
farmacéutica e; a participacdo da Vigilancia Sanitaria de medicamentos de forma ordenada. A
aplicacdo da politica também envolve a distribuicdo e o armazenamento de medicamentos,
essenciais para a disponibilidade e o acesso da populacdo nos postos de satude (CONASS,
2007). Resumidamente, a PNM ¢é uma politica de inclusdo, que busca garantir o acesso a
medicamentos, por parte da populacdo dentro das capacidades de provimento do Estado
brasileiro, promovendo a racionalidade como medida de seguranca e de economia de
recursos.

A Rename é a lista de medicamentos essenciais, isto &, basicos para o atendimento da
maior parte dos problemas de satde do pais, sendo seu objetivo a orientacdo e a padronizacéo
da prescricdo e do abastecimento de medicamentos, possibilitando-se, com isso, a diminuigéo
global do preco e a ampliagio do acesso do usuario ao tratamento. E considerado fundamental
que os medicamentos relacionados estejam sempre disponiveis para a sociedade de maneira
continuada (Portaria 3916/1998).

Os medicamentos estabelecidos na Rename devem possuir, obrigatoriamente, registro
pela Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (CONASS, 2007). Em 2011, com a publicacao
do Decreto Presidencial 7508, os produtos listados passaram a servir de referéncia aos

usudrios dos tratamentos que estdo disponiveis no SUS; ficou também estabelecido que a
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Rename est vinculada ao Formulério Terapéutico Nacional (FTN), que possui competéncia
de subsidiar a prescricéo, a dispensacédo e o uso dos medicamentos relacionados, devendo ser
atualizada a cada dois anos pelo Ministério da Saude (CONASS, 2015; Decreto 7508/2011).

Marcelo, Lopes e Barbeto (2011) explicam que a definicdo criada para medicamentos
essenciais € uma resposta aos problemas de acesso, equidade, qualidade e eficiéncia das
politicas de saude, sendo necesséria a atualizagcdo constante quanto aos seus componentes.
.Como a compra de medicamentos é descentralizada, a relacdo estabelecida e atualizada pelo
Ministério da Saude serve de referéncia para os estados e 0s municipios, que podem
relacionar outros medicamentos conforme as necessidades locais, mas sempre mantendo 0s
que sdo estabelecidos em nivel federal.

A Politica Nacional de Assisténcia Farmacéutica (PNAF) foi aprovada pelo Conselho
Nacional de Saude através da Resolucdo n°® 338 de 2004. A PNAF foi elaborada a partir de
propostas aprovadas na | Conferéncia Nacional de Medicamentos e Assisténcia Farmacéutica
(2003), e tem a Assisténcia Farmacéutica como medida central para politicas publicas de
salde, estabelecendo o medicamento como insumo essencial para a promocdo da salde,
devendo seu uso ser feito de modo racional pelos pacientes. Tal politica busca também
incentivar atividades de pesquisa e de inovacdo na producdo de novos medicamentos e de
insumos que garantam o acesso a satide (CONASS, 2007). E, por tanto, a politica que busca
promover iniciativas inovadoras em salde, com a elaboragdo e incorporacdo de novos
tratamentos, centrados no uso de medicamentos, ampliando o direito a saude dentro da
populacéo.

Aith et al (2014) colocam que a Portaria 204/2007, que regulamenta os blocos de
financiamento do SUS, teria estabelecido os trés componentes da PNAF, a saber

O componente béasico destina-se a aquisi¢do de medicamentos e insumos da
assisténcia farmacéutica no ambito da atengdo basica em salde e aqueles
relacionados a agravos e programas de salde especificos, no ambito da atencao
basica. O componente estratégico do bloco de financiamento da assisténcia
farmacéutica destina-se ao financiamento de programas de salde estratégicos, tais
como os programas de controle de endemias (tuberculose, hanseniase, malaria,
leishmaniose, doenca de chagas e outras doengas endémicas de abrangéncia nacional
ou regional), de HIV/AIDS e os que envolvem imunobiolégicos. O componente
“medicamentos de dispensag¢do excepcional” seria definido em “portaria
especifica”, cabendo a responsabilidade pelo financiamento para sua aquisicdo ao
Ministério da Satde. (AITH et al, 2014, p.23, grifo meu).

Os medicamentos de dispensacdo excepcional foram regulamentados pela Portaria

2981/2009 e definidos como estratégicos para o atendimento integral, sendo suas
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especificidades estabelecidas pelos Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDTSs),
elaborados pelo Ministério da Salde. A organizagdo da assisténcia farmacéutica cabe as
Secretarias Estaduais de Saude, que sdo responsaveis pela coordenacdo da aquisicdo de
medicamentos e pela distribuicdo entre os municipios de acordo com a demanda especifica de
cada um. Vale ressaltar que o financiamento da assisténcia farmacéutica compete as trés
esferas de governo, sendo o componente do SUS um daqueles com maior impacto

orcamentario na gestao do SUS.

*k*k

Os Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDTs) sdo documentos centrais
para a Assisténcia Farmacéutica no SUS, sendo seu uso essencial para a regulacdo da oferta
de medicamentos, garantindo a efetividade e segurancas dos tratamentos oferecidos pelo SUS
(Petramale, s/ data). Os PCDTs sédo utilizados para nortear todos os gestores de satude em
como executar seus servicos ao tratar de determinado quadro clinico, possibilitando o maior
planejamento e a execucdo de acOes de salde de acordo com as demandas recebidas por parte
da populagdo. O PCDT é um documento flexivel, permitindo que o gestor de saide o aplique
de acordo com a realidade local, assegurando o sucesso do tratamento a ser realizado, e
segundo a Lei 12401/2011,

Art. 19-N. Para os efeitos do disposto no art. 19-M, sdo adotadas as seguintes
definicbes:

Il - protocolo clinico e diretriz terapéutica: documento que estabelece critérios para
o diagnéstico da doenca ou do agravo a salde; o tratamento preconizado, com 0s
medicamentos e demais produtos apropriados, quando couber; as posologias
recomendadas; os mecanismos de controle clinico; e o acompanhamento e a
verificacdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos gestores do SUS.

Art. 19-O. Os protocolos clinicos e as diretrizes terapéuticas deverdo estabelecer os
medicamentos ou produtos necessarios nas diferentes fases evolutivas da doenca ou
do agravo a saude de que tratam, bem como aqueles indicados em casos de perda de
eficacia e de surgimento de intolerancia ou reacdo adversa relevante, provocadas
pelo medicamento, produto ou procedimento de primeira escolha. (Lei 12401/2011,
Art. 1°).
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A partir de 2011, com a criagdo da Comissdo Nacional de Incorporagdo de
Tecnologias no SUS (CONITEC) e com a publicacdo do Decreto Presidencial 7508/2011, a
producdo de PCDTs passou a ser competéncia da Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Insumos
Estratégicos do Ministério da Sadde (SCTIE/MS), auxiliado pela CONITEC. Para a
CONITEC foram estabelecidas, entdo, “[...] a atribuicdo de incorporar, excluir ou alterar
medicamentos, produtos e procedimentos, bem como a elaboragéo ou alteracdo de protocolos
clinicos e diretrizes terapéuticas” (CONASS, 2015, p.21). Em 2012, foi criada no ambito da
CONITEC a Subcomissdo Técnica de Avaliacdo de PCDT, que busca atualizar as
informagdes necessarias para que as recomendacdes feitas nos protocolos se baseiem nas
melhores e mais atuais evidéncias cientificas existentes.

Como mencionado anteriormente, foi criada em 2011 por meio da Lei 12.401 a
CONITEC surgiu para substituir a Comisséo de Incorporacao de Tecnologias (CITEC), criada
em 2006. Segundo Aith et al (2010), a CITEC foi criada para a elaboracdo de PCDTs e
mostrou-se ineficiente em seu tempo de operagdo. Foram produzidos poucos protocolos e,
como observam os autores, o impacto nas demandas judiciais foi extremamente baixo. Dados
apresentados por Silva et al (2012) mostram que em seu periodo de funcionamento, a CITEC
recebeu 351 propostas de incorporacdo e exclusdo, sendo que 85 delas representam
tecnologias incorporadas, enquanto 65 propostas de incorporagdo foram rejeitadas. Quanto a
producdo de PCDTs, foram analisados 95 protocolos com a publicacdo de 53 deles.

As discussdes sobre a importancia da incorporacdo tecnoldgica no SUS levou a
criacdo da CONITEC?. Aith et al ainda nos dizem que a Lei 12.401/2011 tem como objetivo
“[...] assegurar a transparéncia e a possibilidade de participacdo da sociedade civil nesses
processos, bem como define prazos para analise e decisdo dos processos de incorporacdo de
novas tecnologias ao SUS” (2014, p.16).

O 6rgdo segue o modelo britanico e agrega pacientes e profissionais de salde nas
decisbes de incorporacdo a serem tomadas (AITH et al, 2014), atraves da votacdo de
propostas em plenario com representantes de 13 entidades, incluindo representantes da
sociedade civil e de agéncias reguladoras como a Anvisa. Além disso, a mudanca traz
aspectos inovadores como o estabelecimento de prazos para a apreciacdo de propostas e a

submisséo de cada proposta a consulta publica (SILVA et al, 2012).

2 Também foi parte da discussdo para a criagido da CONITEC a diminuicéo da judicializaéo no setor de satde.
28



A CONITEC &, portanto, um 6rgédo colegiado ligado ao Ministério da Salde, mais
especificamente a Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos, € possui como
atividade fim o auxilio nas decisdes de incorporacdo, alteracdo e excluséo de tecnologias no
SUS e na criacdo e revisdo de PCDTs (AITH et al, 2014).

A exemplo da importancia do impacto da CONITEC na judicializagdo da saude, em
julho de 2015° a comissdo recomendou a exclusdo do medicamento Avonex® para 0
tratamento de esclerose multipla, uma doenca autoimune que afeta o sistema nervoso central,
que podem ter consequéncias como a interrupcao da fala e a perda da capacidade de andar. O
relatdrio lancado pela CONITEC a sociedade sobre a proposta coloca que a doenga ndo possui
cura, porém os tratamentos existentes para a doenca podem oferecer aos portadores uma vida
confortavel, impedindo a progressao da doenca e evitar crises. Até entdo, o SUS oferta aos
pacientes trés medicamentos: Avonex®, Betaferon® e Rebif® e, segundo o relatério, todos
possuem efeitos semelhantes, dando ao médico o poder de decisdo sobre qual tratamento é o
mais adequado para cada caso. Entretanto, a CONITEC argumenta que o Avonex se mostrou
inferior aos demais medicamentos, o que significa ser menos efetivo que os demais
medicamentos ao tratar dos sintomas e da progressdo da doenca. A recomendacdo é da
exclusdo do medicamento do PDCT de esclerose multipla, mesmo que este tenha valor de
mercado inferior aos demais. O relatério ainda observa que hd, atualmente, cerca de 3mil
pacientes de esclerose multipla que utilizam o Avonex® como tratamento pelo SUS.

Dentro das contribuicdes recebidas pela consulta publica®, pacientes relatam o uso do
Avonex® ha anos como a melhor alternativa de tratamento, e que 0 uso de medicamentos
para esclerose multipla apresenta dificuldades para a adaptacdo. Os relatos colocam que ja
tentaram realizar o tratamento com os demais medicamentos disponiveis no mercado, nao
obtendo bons resultados. O Preco M&ximo de Venda ao Governo (PMVG) estabelecido para o
Avonex® estabelecido pela CMED, considerando ICMS de 0%, é R$ 3064,00°. Ainda que
muitos consigam se adaptar aos demais farmacos disponiveis, a possibilidade de grande parte

dos trés mil pacientes com esclerose multipla que estdo adaptados ao uso do Avonex® optem

¥ Decisdo disponivel em:
<http://conitec.gov.br/images/Consultas/Relatorios/2015/Pacientes/Relatorio_Sociedade_EscleroseMultipla.pdf>
. Acesso em: 13 dez. 2015

* Disponiveis em:

<http://conitec.gov.br/images/Consultas/Contribuicoes/2015/CP_CONITEC 18 2015 Paciente Cloridrato de
Cinacalcete e Paricalcitol para HPTS.pdf>. Acesso em: 13 dez. 2015.

® Para mais informagoes, ver:

<http://portal. Anvisa.gov.br/wps/wcm/connect/2de172004aa6b297a12eb7218f91a449/LISTA_CONFORMIDA
DE_GOV_2015-11-20.pdf?MOD=AJPERES>. Acesso em: 13 dez. 2015.
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por continuar usando a droga como forma de tratamento ndo deve ser ignorada. A partir de
sua retirada do SUS, através de sua exclusdo do PCDT, a tentativa de acesso podera acarretar
em diversas demandas judiciais, onerosas financeiramente pelo alto valor apresentado pelo
medicamento. Mesmo havendo medicamentos disponiveis para o tratamento da mesma
doenca, os critérios utilizados pelos juizes para decidirem contra ou a favor do acesso a
tratamentos via judicializacdo pode desconsiderar alguns fatores importante, como veremos
mais adiante.

O método utilizado para a avaliacdo de tecnologias no Brasil é chamado de Avaliacao
Tecnoldgica em Salde (ATS), acerca do qual Aradjo (2014) menciona trés aspectos como
mais relevantes: custo-efetividade, impacto orcamentério e evidéncia. Clarice Petramale
(s/d.), em apresentacdo, coloca que o método ATS requer estudos cientificos que evidenciem
que a tecnologia a ser incorporada é a melhor opc¢éo terapéutica, com evidéncias fortes de
eficacia e seguranca, que consiga combinar 0 menor risco com o maior beneficio e 0 maior
custo-efetividade. Entre os aspectos da avaliagdo apresentados por Petramale, destacam-se a
apresentacdo de evidéncias de eficacia e segurangca comparadas e 0s limites apresentados pela
tecnologia para a elaboracdo de protocolos seguros e racionais. Entretanto, Silva et al (2012)
nos dizem que a comissdo € orientada a ndo seguir apenas as evidéncias cientificas
apresentadas, mas também as necessidades da populacdo e a sustentabilidade do SUS. Para
Silva et al (Idem)

[...]. Dessa forma, espera-se que sejam priorizados os resultados clinicamente
relevantes, traduzidos em agregacdo de valor a assisténcia (reducédo de internagoes,
de absenteismo ao trabalho, de procedimentos cirlrgicos ou laboratoriais etc.), 0s
beneficios e a seguranca da populacdo brasileira no longo prazo, 0s custos
envolvidos e o potencial de inovacdo tecnolégica que a incorporacdo poderd
introduzir no sistema (SILVA et al., 2012, p.6).

Mesmo considerando aspectos importantes para a avaliacdo tecnologica, Araujo
(2014) observa que o uso do método ATS se mostra mais eficaz quando séo analisadas
tecnologias que tratam de doencas prevalentes. Portanto, o processo de incorporacao utilizado

no Brasil exclui de alguma forma doencas negligenciadas® e doencas raras.

® “Doencas negligenciadas sdo doengas que ndo s6 prevalecem em condicdes de pobreza, mas também
contribuem para a manutencdo do quadro de desigualdade, ja que representam forte entrave ao desenvolvimento
dos paises. Como exemplos de doencas negligenciadas, podemos citar: dengue, doenca de Chagas,
esquistossomose, hanseniase, leishmaniose, malaria, tuberculose, entre outras. Segundo dados da Organizagdo
Mundial de Salde (OMS), mais de um bilhdo de pessoas estdo infectadas com uma ou mais doengas
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Desse modo, a politica assim elaborada ainda apresenta problemas de efetivagdo das
terapias medicamentosas como centrais na politica de salde. Soares e Depra (2011) colocam
que o acesso a medicamentos é restrito a uma parcela muito pequena da populacdo (15% da
populacdo consome cerca de 90% dos medicamentos disponiveis no mercado), o que decorre
principalmente do gasto privado com medicamentos, que é atualmente no Brasil superior aos
gastos publicos com o referido produto.

A judicializacdo de medicamentos ocorre por problemas de fornecimento de
medicamentos, pela falta dos mesmos na RENAME e nos PCDTSs, ou ainda pela auséncia de
registro no pais, questdo a ser tratada mais adiante. No primeiro caso, quando o medicamento
consta na RENAME ou em PCDTs, ¢ direito do paciente a sua retirada em postos de saude.
Por diversos motivos, como falta de planejamento e problemas de armazenamento, ndo ha
disponibilidade do tratamento nos locais de dispensacéo, possibilitando o inicio do pedido de
acesso pela via judicial. No caso da auséncia de medicamentos especificos nos PCDTs e na
RENAME, muitas vezes a enfermidade em questdo ndo possui protocolo proprio e,
consequentemente, tratamento medicamentoso disponivel no SUS. Também é possivel que o
medicamento prescrito pelo médico, ou de uso habitual do paciente, ndo conste no sistema
publico como opcao de tratamento. Tal cenario também leva a judicializacdo para o acesso a

medicamentos, como serd abordado mais adiante.

3.2.3 VIGILANCIA SANITARIA E REGULACAO DE MERCADO

O Sistema Nacional de Vigilancia Sanitaria (SNVS) foi estabelecido pela Lei
9782/1999, que também criou a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa). Assim
como toda a legislacdo norteadora do setor de saude, a SNVS resguarda a Unido, estados e
municipios a competéncia de fiscalizacdo sanitaria, tomando como referéncia a Anvisa. A Lei
6360/1976 estabelece quais sdo 0s produtos sujeitos a vigilancia sanitaria e estabelece
padronizacOes de embalagem, rotulagem, fabricacéo e controle de qualidade, entre outros.

O papel da Anvisa é fundamental para o funcionamento do SUS, por ser responsavel
pela normatizacdo, pelo registro de medicamentos e de produtos para a saude ou a ela

relacionados, — como alimentos, equipamentos e saneantes —, pela regulacéo e fiscalizacéo de

negligenciadas, o que representa um sexto da populagdo mundial.” (BRASIL, 2010). Disponivel em:
http://www.scielo.br/pdf/rsp/v44n1/23.pdf. Acesso em: 29 nov. 2015.
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mercado e pelo monitoramento de publicidade, além de outras atividades pds-registro. Uma
caracteristica da agéncia como autarquia é sua independéncia gestacional e financeira.

A Anvisa é coordenada por Diretoria Colegiada, composta por cinco diretores que,
embora sejam indicados pelo Poder Executivo, possuem mandato de trés anos e s6 podem ser
substituidos em caso de vacancia de cargo. Além disso, a agéncia possui arrecadacao
financeira propria e independente do orcamento publico (Lei 9782/1999, artigo 22). Dentre as
atividades exercidas pela agéncia, destaca-se a emissdo de registro para produtos,
medicamentos e tecnologias de salde. O registro é realizado pela Geréncia-Geral de
Medicamentos (GGMED) e busca avaliar questdes relativas a eficicia e a seguranca dos
produtos que, caso sejam aprovados, podem ser comercializados em territorio nacional.

Nenhum produto listado na Lei 6360/1976 pode ser comercializado no Brasil sem a
concessao de registro pela Anvisa. Além disso, o registro concedido por parte da autoridade
sanitaria permite que os medicamentos sejam dispensados pelo SUS. Para que se dé inicio ao
referido processo, a Lei 6360/1976 estabelece que seja entregue um relatério econémico em
gue constem informagfes como: o preco do produto em outros paises; o custo do tratamento
por paciente com o uso do produto; a lista de preco que pretende praticar no mercado interno;
a discriminacdo da proposta de comercializacdo do produto (incluindo os gastos previstos
com o esfor¢o de venda e com publicidade e propaganda) e; a relagdo de todos os produtos
substitutos existentes no mercado, acompanhada de seus respectivos precos, entre outros. Tais
informacdes sdo relevantes para as atividades desempenhadas pela Anvisa na etapa de pos-
registro.

Dentre as atividades de pos-registro, podemos destacar a atuacdo em primeira
instancia na regulacdo de mercado, exercida atraves da secretaria-executiva da Camara de
Regulacdo de Mercado de Medicamentos (CMED). A secretaria-executiva esta submetida ao
Comité-Executivo e ao Conselho de Ministros da CMED. Nos anos 70 e 80, o mercado de
medicamentos era regulado pelo tabelamento de precos estabelecidos pelo Conselho
Interministerial de Precos (CIP), que buscava harmonizar o mercado interno com a economia
global (Decreto 808/1969). Este modelo foi extinto em 1990, periodo em que a agenda
neoliberal ganhou espago no Brasil e a economia brasileira aumentou em niveis globais sua
produtividade. A industria farmacéutica, entretanto, ndo sofreu essas mudancas de mercado. A
hegemonia de poucos produtores no setor de saude, pelo contrario, gerou a alteracdo constante
e irregular no preco dos medicamentos e produtos para a saude, afetando aqueles que dela

demandavam medicamentos, prejudicando em ultima instancia o usuério do sistema.
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Em texto publicado em 2003, com a autoria de diversos ministros, afirma-se que

[...] falhas de mercado estdo presentes em varios segmentos econdmicos. Porém, a
inelasticidade da demanda em relagdo ao prego € maior no setor farmacéutico em
funcdo do uso especifico do produto dessa industria. Nesse setor, o vendedor conta
com todas as possibilidades de aumentar precos, drenando renda de parcela dos
consumidores de forma compulsdria. Ao mesmo tempo, a elevagdo dos pregos
impede o acesso ao produto essencial para a vida de outra parcela de consumidores
de menor renda. (2003")

Tal quadro, que € resultado dos abusos praticados pela industria farmacéutica na
década de 90, levou a criacdo da CPI dos Medicamentos no inicio da década seguinte. O
relatério da Comissdo apontou a necessidade de regular os precos praticados no mercado da
salde, impedindo que a indUstria realizasse alteracdes aleatérias nos medicamentos e nos
produtos para a saude, prejudicando o acesso da populacdo a tratamentos decisivos para a
vida. A regulacdo seria realizada por autoridade publica, que avaliaria a qualidade e o preco
dos produtos, as condi¢des de mercado e o reajuste de precos (iniciado em marco de 2004), de
ocorréncia anual a partir de ent&o.

O objetivo final da legislacdo seria a diminuicdo das falhas de mercado,
principalmente com relacdo as informacdes fornecidas aos envolvidos, desde produtores até
consumidores, e a possibilidade de negociar com o setor privado os valores maximos para a
comercializacdo dos produtos dentro do pais (Lei 10742/2003). O poder de negociacdo &
fundamental principalmente para produtos que serdo disponibilizados no SUS, pois sua

compra impacta diretamente o orcamento do governo federal. Assim,

[...] os instrumentos voltados ao fortalecimento do poder de negociacéo direcionados
aos compradores publicos - governos federal, estaduais e municipais, respeitando as
restricGes orgamentarias, compreenderdo o estabelecimento de regras para a fixacao
dos precos de referéncia para a aquisicdo de medicamentos constantes das listas de
produtos com distribuicdo governamental gratuita. Tais regras serdo estabelecidas,
considerando a essencialidade do medicamento, a sua efetividade clinica, a
comparacgédo do prego pretendido pelo fabricante com o0s que este pratica em outros
paises, a utilizagdo de estudos farmacoecondmicos, entre outras. (MP 123/2003,
grifo meu).

Atualmente, a estrutura da CMED se divide em trés instancias. A instancia final é o

Conselho de Ministros, presidido pelo Ministro da Salude e composto pelos ministros da

" Disponivel em: http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/Exm/2003/EMI28-CCV-MS-MF-MJ-03.htm. Acesso em:
<27 out. 2015>.
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Fazenda, da Justica, pelo Ministro-Chefe da Casa Civil e pelo Ministro do Desenvolvimento,
Industria e Comércio Exterior. A segunda instancia € o comité técnico da CMED, que
“propde critérios e diretrizes para o aperfeigoamento da regulagdo de mercado” (Anvisa,
2014%). Por fim, a primeira instancia é a Secretaria-Executiva, exercida pela Anvisa, que
fornece “suporte técnico para subsidiar as decisdes das demais instancias” (Anvisa, 2014).

A ligacdo entre CMED e Anvisa possui muita relevancia para o setor. A
regulamentacdo dos precos de medicamentos estd diretamente vinculada ao seu registro,
realizada pela agéncia. Decorre disso que a partir do momento que a industria busca incluir
seu produto no mercado brasileiro através do registro, ela também deve estar apta a negociar o
valor de venda que vai ser praticado, o que pode também influenciar nos valores do produto

em outros paises.

3.3 ACOES GOVERNAMENTAIS VOLTADAS PARA DOENCAS RARAS

A Politica Nacional de Atencdo Integral em Genética Clinica, cuja gestdo é de
responsabilidade de todas as esferas federativas, foi publicada pela Portaria 81/2009. A norma
estabelece o incentivo a pesquisas em genética clinica - que busquem identificar causas para
anomalias congénitas e fatores determinantes de doencas genéticas -, possibilitando com isso
0 desenho de politicas publicas que tratem de tais enfermidades. A Politica é composta pelos
niveis de Atencdo Basica, que possui a competéncia de dar aconselhamento aos pacientes
afetados por doencas genéticas e suas familias, e de Atencdo Especializada em Genética
Clinica, que possui carater multidisciplinar e € responsavel pelo acompanhamento
especializado dos pacientes.

Segundo Aith et al (2014), a publicacdo é relevante para a questdo das doencas raras,
pois cerca de 80% dessas doencas possuem origem genética. A Politica trouxe para a
discussdo a necessidade de incluir os portadores de doengas raras no SUS; era necessaria uma
politica que abrangesse do diagnéstico ao tratamento, com uma rede de assisténcia e maior
especializacdo médica sobre genética clinica, ampliando a capacidade de atuagdo do poder

publico na questdo. Entretanto, a Interfarma (2015) aponta que a publicacdo da norma nao

® Disponivel em: <http://sindusfarma.org.br/arquivos/apresentacao_leandro_cmed_12set2014.pdf>. Acesso em:
29 nov. 2015.
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teve impacto suficiente para melhorar questdes de diagnostico e tratamento dos portadores de
doengas raras.

A Politica Nacional de Atencéo Integral as Pessoas com Doencas Raras foi instituida
pela Portaria 199/2014 do Ministério da Saude, ao fim da gestdo do ex-Ministro da Saude
Alexandre Padilha. Seu objetivo é a reducdo da mortalidade, da morbimortalidade e a
melhoria da qualidade de vida dos portadores de doencas raras, ao incluir o tratamento de
pessoas com doengas raras aos principios do SUS, garantindo-lhes o acesso a diagndstico e a
tratamentos adequados. Como as demais politicas que integram o SUS, sua gestdo e
financiamento sdo responsabilidades compartilhadas entre Unido, estado e municipios. Fator
central da politica é a criagdo do critério de classificacdo de uma doenga rara no pais: a
incidéncia de 65 casos para 100 mil habitantes.

Entre as diretrizes e principios estabelecidos pela Portaria, destacam-se a qualificacéo
de profissionais para diagnosticar e tratar de doencas raras, a articulagdo interssetorial e,
principalmente o que nos diz o inciso VI do art 6°,

[...] incorporacdo e uso de tecnologias voltadas para a promocdo, prevencéo e
cuidado integral na RAS, incluindo tratamento medicamentoso e formulas
nutricionais quando indicados no &mbito do SUS, que devem ser resultados das
recomendagdes formuladas por 6érgdos governamentais a partir do processo de
avaliacdo e aprovacdo pela Comissdo Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no
SUS (CONITEC) e Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT).
(Ministério da Saude, 2014).

A Politica classifica as doencas raras em dois eixos: as de origem genética e as de
origem n&o-genética. O primeiro eixo ainda é desmembrado em: anomalias congénitas ou de
manifestacdo tardia; deficiéncia intelectual; e erros inatos de metabolismo. O segundo eixo é
dividido em: doencas infecciosas; inflamatorias; e autoimunes. Faz sentido, portanto, que a
Politica direcionada a pessoas com doencas raras seja transversal a outras politicas do SUS,
como a Rede de Atencdo as Pessoas com Doencas Cronicas e a Rede de Atencéo a Pessoa
com Deficiéncia.

Sdo criados, por fim, no &mbito da Atencdo Especializada, o Servico de Atencdo
Especializada em Doencas Raras e 0 Servico de Referéncia em Doencas Raras. Ambos
possuem carater multidisciplinar e sdo responsaveis por acdes que promovam o diagnéstico, o
tratamento e a prevencdo de doencas raras, estando integrados na Rede de Atencédo a Saude

(RAS). Competéncias especificas do Servico de Referéncia em Doencas Raras, que devem ser
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destacadas, sdo: o acompanhamento clinico multidisciplinar do paciente e o aconselhamento
genético quando necessario, devido a predominancia de doengas raras de origem genética.

Em audiéncia publica realizada no Senado Federal (2014), Pollyanna dos Santos,
Especialista em Doencas Raras do Ministério da Saude, colocou que o0 uso de medicamentos
para doengas raras atinge uma parte muito pequena do tratamento deste grupo de doencas. Ela
ainda declarou que as principais demandas recebidas pelos pacientes e suas familias sdo: a
possibilidade dos médicos em diagnosticarem doencas raras, e 0 cuidado integral em todos os
niveis de atencdo, de forma multidisciplinar e que agregue diferentes profissionais.

Santos ainda apresentou a pretensdo do Ministério da Saude ao publicar a Politica, que
seria 0 atendimento em todos os niveis de atencdo, indo do tratamento mais generalizado ao
mais especifico, incluindo o aconselhamento genético e a orientacdo dos cuidadores. Além
disso, a busca é por estimular a incorporacdo na CONITEC de medicamentos e formulas
nutricionais recomendadas para atingir os objetivos da norma, citados anteriormente.

Na audiéncia, ainda foi destacada a publicagcdo da Portaria 05/2014, da Secretaria de
Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos do Ministério da Saude (SCTIE/MS), que
estabeleceu a incorporacdo da avaliacdo tecnoldgica, os procedimentos laboratoriais e o
aconselhamento genético para doencas raras, de acordo com as diretrizes estabelecidas pela
Portaria 199/2014. A incorporacdo também ¢é avaliada pela CONITEC, auxiliando a
SCTIE/MS nas decisdes a serem tomadas.

Em complementacdo a Politica, foi publicada a Portaria 99/2015 da Secretaria de
Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos, que estabelece que os PCDTs para o tratamento

de doencas raras terdo prioridade em sua elaboragédo pela CONITEC.

3.4 JUDICIALIZACAO DA SAUDE E POLITICA DE ACESSO A
MEDICAMENTOS

A judicializacdo da saude no Brasil € um problema crescente na elaboracdo e na
execucao de politicas publicas do Ministério da Sadde. Aith et al (2014) a definem como a
participacdo do Poder Judiciario para julgar, em ultima instancia, questdes que envolvam o
direito a saude, devendo para isso ser demandado pela sociedade. O pesquisador tambem
argumenta que a auséncia de contornos especificos que delimitam o dever do Estado no que
tange ao direito a salde da populacdo, e a obrigacdo do poder publico em oferecer servi¢os
que satisfagam esse direito, contribuem para o aumento das acgdes judiciais por produtos e
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servicos de saude. Delcy Linhares (2015), Subsecretario Juridico da Secretaria de Estado de
Saude do Rio de Janeiro, exemplifica essa situacdo: entre 2007 e 2014, houve aumento de
mais de 200% na demanda judicial da salde, sendo que os maiores gastos feitos pelo estado
do Rio de Janeiro se relacionam com medicamentos e insumos farmacéuticos.

A discussdo em torno das demandas judiciais ndo envolve apenas os direitos
garantidos na Constituicdo Federal. Nos debates travados sobre o tema, sdo colocados em
cheque os diversos principios do SUS e como a interferéncia judicial impacta na promocéo da
universalidade, da equidade e da integralidade do sistema. Além disso, diversos autores
discorrem sobre questdes orcamentarias, danos a saude da populacdo e sobre a utilizacdo
incorreta de medicamentos. Soares ¢ Depra dizem que “[...] as a¢des judiciais passaram a
ocupar lugar de destaque na assisténcia farmacéutica, e desrespeitam, muitas vezes, 0s
principios que deveriam reger a utilizacdo de medicamentos” (2011, p.318).

Chieffi e Barata (2009) analisam os impactos das demandas judiciais através da
andlise historica da questdo. As autoras nos dizem que, a partir da aprovagdo da Constituicdo
Federal em 1988, a interferéncia do Judiciario em questdes de competéncia do Executivo e
Legislativo tem se tornado cada vez mais expressiva. Tal interferéncia é considerada por elas
como extremamente prejudicial para a alocagdo racional de recursos escassos. No caso do
setor de salde, o planejamento das principais a¢des do Ministério da Salde também &
lesionado (CHIEFFI; BARATA, 2009).

A judicializacdo da salde teve inicio na década de 90 com a atuacdo de ONGs que
buscavam o acesso a medicamentos para o tratamento da AIDS. A estratégia, utilizada até os
dias atuais, consistia em responsabilizar o Estado pelo direito individual a saide (VENTURA
et al, 2010). Baptista, Machado e Lima (2008), por exemplo, apontam a dificuldade de acesso
a medicamentos por parte da populacdo entre 1990 e 2002. As autoras alertam que nem
mesmo com a implementagdo da Politica Nacional de Medicamentos Genéricos, em 1999,
aliviou-se 0 quadro de inacessibilidade. A falta de solucGes por parte do Executivo e
Legislativo para os problemas enfrentados no acesso ampliaram o cenério da judicializagdo
(BAPTISTA, MACHADO e LIMA, 2008).

A judicializacdo de medicamentos é uma pratica comum por diversos motivos que
podem ser divididos em dois eixos: tratamentos disponiveis no SUS e medicamentos que ndo
foram incorporados a lista de oferta do sistema. Em ambos 0s casos, podemos notar muitas
vezes a falta de disponibilidade de produtos. Chieffi e Barata (2008) listam os motivos para

tal situacéo, sendo eles: os pregos abusivos praticados, a falta de estoque, a padronizacédo de
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uso, a auséncia de registro no pais e questdes de comprovacdo de eficacia baseada em
critérios cientificos. .

No primeiro caso, as autoras argumentam que a ordem judicial para medicamentos ja
dispensados pelo sistema publico demonstra certa falta de atencdo por parte dos demandantes
e dos juizes quanto as politicas publicas de saude, tornando os pedidos contestaveis. Ja
Ventura et al (2010) veem que a atuacdo do Judiciario em muitos desses casos revela com
nitidez as deficiéncias da administracdo publica em executar a politica de assisténcia
farmacéutica. Entretanto, os autores enxergam beneficios no cenario mencionado, como a
responsabilizacdo dos gestores de salde em aprimorar 0s processos de incorporagdo, compra e
dispensacdo de medicamentos pelo SUS. Ressaltam, ainda assim, que a pratica é perigosa,
pois pode tornar a judicializacdo a via principal de acesso a medicamentos no pais. Macedo,
Lopes e Barbeto (2011) convergem em parte com essa posi¢cdo. Porém, também atribuem a
judicializacdo de medicamentos que ja estdo no SUS a falta de atencdo em observar a avaliar
a execucdo de politicas publicas vigentes, sendo a acdo judicial um importante instrumento
para ampliar e revisar politicas vigentes.

Ainda no primeiro eixo, vale ressaltar que muitas vezes 0os medicamentos que Sao
alvos de judicializagdo constam em PCDTs publicadas pelo Ministério da Salde. Macedo,
Lopes e Barbeto (Idem) argumentam que faltam opcGes de tratamento no sistema publico de
salde, e muitas vezes os protocolos ignoram ou ndo consideram as contraindicagcdes no uso de
diversos medicamentos, como casos de intolerancia ou alergia a substancias. A solucéo, para
0s autores, seria a maior qualificacdo da assisténcia farmacéutica.

O segundo eixo apresenta situacdo mais delicada e que traz maiores debates quanto a
judicializacdo de medicamentos. Pepe et al (2010) afirmam que ha trés razbes para
medicamentos ndo estarem disponiveis no SUS: a concessdo recente de registro, a auséncia de
registro e a indicag&o terapéutica ndo autorizada. Entretanto, apos a criagdo da CONITEC em
2011, ha outras possibilidades para a ndo-incorporagdo de medicamentos que ja possuem
registro no pais, derivadas de resultados insatisfatorios das avaliagdes realizadas em relacéo
ao custo-efetividade, a eficécia, a acuracia e a seguranca tecnologica.

No caso dos medicamentos sem registro, objetos de analise mais minuciosa mais
adiante, a judicializacdo pode ser uma estratégia, perante a autoridade sanitaria, para sua
autorizacdo para circulagdo no mercado (PEPE et al, 2010). Para medicamentos registrados,
mas indisponiveis no SUS, as demandas judiciais podem ter o papel de pressionar o
Ministério da Salude a incorpora-los a lista do sistema (VENTURA et al, 2010). Chieffi e

38



Barata (2008) defendem que, diante da percepcdo de que os medicamentos que ndo estdo
disponiveis no SUS sdo altamente judicializados, h4& uma clara escolha dos juizes em
ignorarem as normas estabelecidas pela legislacdo. Dentro dos critérios estabelecidos para a
incorporacdo de medicamentos, as autoras refletem sobre questdes que ndo conseguem ser
avaliadas pelos juizes ao julgarem uma demanda de acesso a medicamentos indisponiveis,
essenciais para sua incorporagao,

Temos, portanto, o primeiro questionamento levantado pela literatura: qual o grau de
competéncia técnica dos juizes para interferir na politica de medicamentos sem prejudicar a
seguranca dos pacientes?

Ventura et al (2010) listam os critérios utilizados pelos juizes para decidirem quanto as
demandas judicias por medicamentos, sendo eles: a prescricdo médica, também objeto de
contestacdo da literatura, que sera tratada mais adiante; a hipossuficiéncia econémica, que
corresponde a capacidade financeira do paciente em obter 0 medicamento por via particular e;
a urgéncia ao acesso.

Segundo Delcy Linhares (2015), em 2006, foi criado no Rio de Janeiro o Nucleo de
Assessoria Técnica em AcOes de Saude (NAT) que busca assessorar Magistrados e
Defensores publicos nas demandas judiciais contra o estado no fornecimento de
medicamentos, cujos resultados tém se mostrado positivos, evitando diversos pedidos de
acesso. Entretanto, como colocam Chieffi e Barata (2010), mesmo com a apresentagdo de
informacdes relevantes por gestores de salde a pedido dos juizes, ndo é garantido que estes
tomem decisdes alinhadas com o conhecimento técnico e cientifico especificos do setor de
salde. Todas as informacdes sdo, segundo as autoras, passiveis de interpretacdes de cunho
pessoal, que nem sempre vdo gerar decisdes que garantam a seguranca do paciente e a
efetividade do tratamento. A inddstria é um dos atores de maior relevancia para o setor de
salde no Brasil. Chieffi e Barata ressaltam a importancia do SUS no mercado de
medicamentos. Por ser um sistema publico de carater universal e que, portanto, garante a
industria farmacéutica um amplo mercado para a venda de seus produtos, ha situagdes em que
ndo ha concorréncia direta entre empresas do setor.

Em consonancia a esse argumento, Arthur Chioro (2015), ex-ministro da salde,
ressalta o papel do SUS como regulador de mercado em nivel internacional. A insercdo de
produtos farmacéuticos no sistema publico brasileiro é, portanto, sinénimo de lucro para todo
o0 setor regulado, principalmente quando sdo incluidos nos PCDTSs, entrando na linha de
tratamento pelo SUS. Entretanto, € preciso observar que o Estado também depende da
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indUstria para pesquisas e para o desenvolvimento de novas tecnologias, ja que por si s6 nao é
capaz de fazé-lo (VENTURA et al, 2010).

**k*k

H& varios questionamentos quanto a atuagdo da industria farmacéutica dentro do
mercado de saude e de sua influéncia na judicializacdo. Soares e Depra (2011) apontam que a
mercantilizacdo do setor, com o desenvolvimento de novas tecnologias de forma rapida, fez
com que a industria visasse cada vez mais ao lucro, desviando-se das demandas da populacéo
para tratar problemas existentes no pais. Em outras palavras, a industria passou a dar solugdes
para problemas criados por ela mesma, deixando de priorizar as necessidades de salde da
populacéo.

Outro questionamento é quanto a aproximacao entre o setor produtivo e as associaces
de pacientes, atores da sociedade civil com grande influéncia politica e com espaco para
participacdo no SUS. Soares e Depra apontam que os médicos sdo um dos grandes alvos de
marketing da farmaindustria. A estratégia preponderante, no entanto, € a aproximacdo com a
populagéo leiga e com as associagOes de pacientes. Tais associagOes justificam a relacéo
citada como forma de manter aberto e continuo o didlogo entre fabricantes de medicamentos e
pacientes, o que facilitaria a producdo de novas tecnologias em salde.

As autoras questionam essa relacdo ao colocar, primeiramente, que as aproximacoes
da industria com os referidos atores € uma tentativa de influenciar indiretamente as politicas
publicas de salde, ja que a receptividade do governo as ideias propostas pelas associacdes sdo
maiores do que as propostas pelo setor regulado. Além disso, ha grande financiamento das
ONGs de pacientes por parte da industria farmacéutica. Em estudo realizado por Mosconi
(2003), foi possivel constatar a falta de transparéncia financeira por parte das associagdes,
sendo que poucas delas avaliam que ha conflito de interesses em jogo quando admitem que
possuem patrocinio do setor privado. A recomendacédo da pesquisadora € a maior participacao
do poder publico no financiamento desses 6rgdos (SOARES; DEPRA, 2011). Outros
pesquisadores chegaram a evidenciar declaragdes que comprovam a ligagcdo aqui citada.

Segundo Lenzer (2003), a National Alliance of State Prostate Cancer Coalitions® revelou que

° A National Alliance of State Prostate Cancer Coalitions (NASPCC) é uma organizacio estadunidense da
sociedade civil, cujo objetivo é ser ponte institucional entre organizagdes publicas e os interessados no
desenvolvimento de politicas para o tratamento do cancer de prostata.
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95% de seus recursos advinham de patrocinio da industria. Soares e Depra (2011) questionam

a naturalidade em como tais relagdes sdo vistas e nos dizem que

[...] a induUstria farmacéutica, evidentemente, ndo reconhece conflito de interesses
entre o fato de associacbes de pacientes serem financiadas por laboratérios e, ao
mesmo tempo, apoiarem causas defendidas por essas institui¢des, tais como a
questdo das patentes e muitas outras. O que parece mais grave é que 323 pacientes
tampouco questionam tais relagdes. Como constataram Hampson e colaboradores
(2006), participantes de ensaios clinicos em cancer ndo veem anormalidade nas
ligagdes financeiras entre pesquisadores, centros médicos e industrias farmacéuticas.
(SOARES; DEPRA, 2011, p.322-323).

A aproximacdo com o0s pacientes ocasiona o pedido de medicamentos pela via judicial.
O favorecimento da industria diante deste quadro ja foi mencionado anteriormente e

representa certo consenso na literatura tratada. Nas palavras de Ventura et al (2010),

[...] um tema persistente que perpassa as discussOes refere-se ao marketing
comercial e/ou lobby exercido pela industria e comércio farmacéutico, junto a
segmentos sociais (pesquisadores, pacientes, medicos) e governamentais, para
incorporagdo de seus produtos, o que poderia estar exercendo papel importante no
sentido de estimular a demanda judicial para incorporacdo de novos medicamentos

(p.80).

E importante ressaltar outra estratégia mencionada por Soares e Depra. Muitas vezes a
indUstria apresenta tecnologias inovadoras como a melhor forma de tratamento para certa
doenca, quando ndo as colocam como a Unica forma de tratamento, comovendo pacientes e
familiares, levando-os a utilizar a via judicial e, consequentemente, a pressionar 0 governo.
As autoras observam que frequentemente os médicos apoiam e estimulam tal comportamento,
auxiliando a indUstria junto aos pacientes.

A atuacdo da industria se relaciona também a contestacdo em relagdo ao papel dos
médicos dentro da judicializacdo. Salom&o Rodrigues, conselheiro do Conselho Federal de
Medicina (CFM), anunciou em evento realizado pelo Tribunal de Contas da Unido que o
aumento da judicializacdo € uma preocupagdo da comunidade médica e que a posi¢do do
CFM é de combate a pratica. Como colocado anteriormente, um dos critérios adotados pelos
juizes é a prescricdo médica. Segundo Ventura et al, uma das posi¢fes do debate juridico
sobre a efetividade do direito a satide defende que ““[...] o direito a saude implica garantia do
direito a vida e integridade fisica do individuo, devendo o Judiciario considerar a autoridade
absoluta do médico que assiste ao autor da acdo judicial, obrigando o SUS a fornecer o

tratamento indicado” (VENTURA et al, 2010, p.86).
41



Arthur Chioro ressaltou, entretanto, em evento realizado em 2015, a necessidade de
questionar as ligacGes entre o médico prescritor e os laboratorios produtores dos
medicamentos indicados. Segundo ele, parte dos médicos passou com 0 tempo a receitar
medicamentos que estdo em fase experimental na Europa e estdo ligados a pesquisas ainda em
desenvolvimento. Dentro da literatura é cada vez mais recorrente o diagndstico segundo o
qual hd um “mercado” da judicializagdo. Chieffi e Barata (2010) observaram a concentragdo
de demandas judiciais em determinados medicamentos, prescritos por uma pequena
quantidade de médicos, com a defesa de um numero restrito de advogados.

Soares e Depré (2011) ainda nos dizem que o principal alvo de marketing por parte da
indGstria farmacéutica € a comunidade médica, que muitas vezes, como j& citado
anteriormente, reforca o discurso do setor regulado, ao afirmar que as tecnologias
apresentadas pela industria sdo as mais eficazes, mesmo ndo estando presentes no Sistema
Unico de Sadde Além disso, Chieffi e Barata (2010) observaram o intenso gasto da industria
em campanhas educativas, voltadas principalmente para o patrocinio e a demonstragdo de
resultados em congresso de medicina. Nos Estados Unidos, o investimento em congressos e
conferéncias educativas da area médica por parte da industria farmacéutica chegou a 60% no
ano de 2001. As autoras refletem que tal processo educativo € uma estratégia dos laboratérios
que acabam influenciando nas prescrigdes feitas pelos médicos. No caso dos EUA, muitos
desses medicamentos sdo apresentados como bem sucedidos sem que sejam indicados pela
autoridade sanitaria responsavel (FDA'). Esta prética acaba culminando em um processo
extremamente lucrativo para a industria farmacéutica e colabora com a incorporacdo de
produtos no rol publico de oferta de medicamentos.

Inicialmente o produto é apresentado em eventos cientificos, de preferéncia por meio
de palestras ou conferéncias de um profissional de prestigio na especialidade. Em seguida,
alguns médicos passam a prescrevé-lo. Os pacientes orientados pelos proprios médicos ou por
associacfes de portadores da patologia, frequentemente subsidiadas pelas inddstrias
farmacéuticas, procuram a via judicial para obter a garantia de acesso. O processo se repete
com a ampliacdo progressiva do numero de demandantes. (CHIEFFI; BARATA, 2010,
p.428). Além disso, as autoras apontam para a necessidade de conexdo entre a pratica médica
e o0s tratamentos oferecidos a populacdo. Quando ha um cenario altamente judicializado, esta

conexdo deixa de existir, isolando a dispensacdo do medicamento ao seu mero fornecimento.

19 Sjgla para Food and Drug Administration. A FDA é a agéncia estadunidense responsavel pela regulamentagio
de alimentos e tecnologias de sadde. Seus objetivos institucionais sdo semelhantes aos da ANVISA.
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A discussdo mais importante dentro do contexto da judicializagdo é como esta afeta o
orcamento publico e os principios do SUS. Chieffi e Barata (2009) colocam que as politicas
de salde séo planejadas e implementadas visando ao bem estar coletivo, a fim de atender os
principios do SUS de maneira satisfatdria. Entretanto, a judicializacdo possui, na maioria das
vezes, carater individual, o que prejudica a execugdo das politicas anteriormente planejadas
(Idem, 2009, 2010).

Segundo dados apresentados por Delcy Linhares (2015), apenas em 2014, a Secretaria
Estadual de Sadde do Estado do Rio de Janeiro gastou R$ 71 milhdes para o atendimento de
39 mil pacientes. O valor possibilitaria a criagdo de trés novas Unidades de Pronto
Atendimento e atender 360 mil pessoas no mesmo periodo. Ou seja, 0 atendimento de uma
demanda judicial para um grupo limitado de pessoas prejudica a continuidade de acdes de
salde que, com 0 mesmo orcamento, poderiam beneficiar uma quantidade muito maior de
pessoas.

Arthur Chioro (2015) declarou que houve, nos altimos anos, um gasto de
aproximadamente R$15 bilhdes pelo Ministério da Saude, estando previsto, apenas para 0 ano
de 2015, o gasto de R$900 milhdes com a préatica. Chieffi e Barata (2010) ressaltam que a
quantidade de recursos despendidos com a judicializacdo é tdo alta que possui grande papel
nos gastos publicos. Além disso, os estados e municipios também seguem onerados com 0s
gastos para atender demandas judiciais. Tais entes federativos possuem recursos limitados e a
mé alocacdo dos mesmos prejudica o restante da populacdo. Soares e Depra (2011) ainda
alertam que a transferéncia de recursos orcamentarios para atender demandas judiciais pode
levar ao desabastecimento nas secretarias de salde dos medicamentos previstos no SUS,
desorganizando, novamente, a gestdo do sistema como um todo.

Como dito anteriormente, os gastos individuais gerados pela judicializagdo interferem
nos possiveis gastos destinados a coletividade. Essa concepcao, por si so, fere o principio da
equidade proposto pelo Sistema Unico de Satde. Chieffi e Barata (2009) argumentam que, ao
ofertar servigos que ndo estdo disponiveis pelo SUS para uma parcela da populagdo que
recorre a via judicial, os principios estabelecidos pelo proprio sistema ficam prejudicados.
Segundo analises realizadas pelas autoras, as demandas judiciais por medicamentos tém
origem em areas em que reside parte da populagdo com maior poder aquisitivo, 0 que,
consequentemente, as fez concluir que a judicializacdo da saude tem beneficiado os mais
ricos, pessoas que possuem o poder aquisitivo para contratar um advogado particular para

atender suas demandas e que, no entendimento das autoras, poderiam adquirir 0s
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medicamentos através de gastos particulares, sem acionar a justica. As autoras também

argumentam que

Em razdo disso, as demandas judiciais estdo ferindo o principio da equidade do
SUS, ou seja, as ac¢les judiciais ndo estdo fornecendo medicamentos a quem utiliza
exclusiva ou preferencialmente o sistema puablico de salde e depende do
fornecimento gratuito de medicamentos, exatamente as pessoas residentes nos
estratos de vulnerabilidade mais alta (CHIEFFI; BARATA, 2009, p.1846).

Mesmo que diversos autores concordem com a concepgéo que a judicializagédo
leva a elitizacdo da salde, Medeiros, Diniz e Schwartz (2013) criticam tal abordagem,
argumentado que a politica de salde, por seu carater universal, ndo pode discriminar a
populacdo quanto a sua renda e, muitas vezes, a judicializacdo é uma forma legitima de
promover igualdade quando tratamos de uma politica universalista.

A argumentacdo final é de que, se ha um problema distributivista relacionado a
judicializacdo, este estd relacionado com questdes ja mencionadas antes, como a influéncia
dos laboratérios, as falhas das politicas de assisténcia farmacéutica e o impedimento do
Estado de usar ferramentas administrativas para executar suas politicas publicas (como a
regulacdo de preco e os controles de estoque) por efeito das demandas judiciais.

Aith (2014) sintetiza a questdo quando nos diz que

[...] esse tipo de decisdo judicial, ao desviar os ja limitados recursos destinados a
saude para o cumprimento de acdes especificas, acaba definindo as prioridades que
devem ser adotadas pelo Poder Executivo na execucdo das politicas de saide (sejam
elas de assisténcia farmacéutica, de assisténcia hospitalar ou de prevencdo). Este
controle pode, de um lado, causar algumas injusticas, pois ao determinar que os
recursos sejam destinados a uma atividade especifica, o Poder Judiciario estard
fatalmente desviando recursos que estavam planejados para serem gastos em outros
tipos de acdes (p.9).

E necesséario destacar, porém, que o autor considera que a judicializacdo da saude
possui um lado positivo. Segundo ele, o controle das politicas publicas representa grande
avanco para o controle democrético dentro das instituicdes e garante, de alguma forma, a
cidaddos em situacdes excluidas pela propria politica publica o acesso a um direito
constitucional.

Dentro do contexto da judicializacdo de medicamentos, é necessario refletir sobre a
determinacdo do Estado em fornecer medicamentos que ndo possuem registro na Anvisa ou

que ainda estdo em fase experimental. Pepe et al (2010) nos d&o a definicdo de uso de
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medicamentos off label como “medicamentos sem registro sanitario ou fora das indicagdes
para as quais foram registrados” (p. 2407). Nogueira (2015) aponta o respaldo dado pela
Constituicdo federal a necessidade de registrar medicamentos para garantir a seguranca do
paciente e a eficacia do tratamento, ja que cabe ao SUS controlar e fiscalizar todos os
produtos de salde que circulam em territério nacional. Segundo Souza (2015), a demanda por
medicamentos sem registro vem ocorrendo através da prescricdo médica, que muitas vezes
recomenda o uso do medicamento para tratamentos diversos aqueles previstos no seu registro.

Nogueira questiona a prescricdo off label. Segundo a autora, a opinido do médico nédo
deve ser considerada verdade absoluta e deve ser questionada, pois muitas vezes claramente
foge do consenso cientifico nacional, podendo ainda ser contestada a sua ligacdo com a
industria farmacéutica, a qual ndo raro, como dito anteriormente, utiliza a judicializagdo como
uma plataforma de entrada de novas tecnologias no pais, ignorando os processos burocraticos
e os critérios estabelecidos pela legislacdo nacional.

Também é necessario observar como a distribuicdo de medicamentos sem registro
impacta o controle de tais produtos por parte dos gestores de salde. Uma das prerrogativas da
Anvisa, relacionada a etapa de pos-registro, é a fiscalizacdo e o monitoramento das
tecnologias registradas pela agéncia, o que da a ela a possibilidade de aplicar san¢es caso
determinadas regras sejam violadas. Com a auséncia de registro, Nogueira afirma que a
referida atividade é prejudicada, levando a desorganizacdo da gestdo. Consequentemente, a
execucdo das empresas, cujas atividades em relacdo a saude sejam indevidas, e eventuais
problemas que podem ser causados pelos medicamentos fogem do controle da autoridade
sanitaria, podendo prejudicar a saide dos pacientes pela auséncia de vigilancia.

Por fim, Souza (2015) trata de uma situacdo a ser questionada quanto aos

medicamentos sem registro que séo alvo de judicializag&o.

Regra geral, os medicamentos fornecidos por meio de decisdo judicial séo de alto
custo, ndo sofrem controle de preco e sdo adquiridos por meio de compra direta, sem
licitacdo, ou seja, 0 preco é estabelecido unilateralmente pelo vendedor. Tal arranjo
onera demasiadamente o Estado e desestimula o pedido de registro no pais, ja que
registra-lo representa submissdo ao controle estatal de preco (p.7).

Ou seja, a auséncia de registro também corresponde a auséncia de regulacdo de preco
por parte da CMED. Portanto, tendo a judicializagdo como alternativa praticamente certa de

inserir medicamentos no mercado brasileiro, praticando precos que atendem a vontade do
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fornecedor, ndo h& incentivos reais para a industria farmacéutica registrar seus produtos na

Anvisa.

35 DOENCAS RARAS E JUDICIALIZACAO DE MEDICAMENTOS
ORFAOS

Antes de tratarmos de judicializacdo de medicamentos 6rfdos, & necessario retomar seu
conceito e o de doencas raras.

A definicdo de doencas raras no Brasil se baseia em sua incidéncia na populacdo: 65
casos entre 100 mil habitantes. A Anvisa define medicamentos orfios como “[...]
medicamentos eficazes no tratamento ou diagnostico de doengas raras ou negligenciadas”
(Interfarma, 2015, p. 9). Importante ressaltar que a agéncia ndo considera as questdes
econdmicas relacionadas ao alto valor dos medicamentos 6rfédos. Segundo Aith et al (2014)
“[...] a discusséo sobre doengas raras impde uma abordagem conjunta com os denominados
medicamentos Orfaos, uma vez que geralmente estes sdo essenciais para o tratamento
terapéutico dos portadores de doengas raras” (p. 28). Além disso, o debate ¢ relevante por
colocar em xeque a capacidade do Estado de oferecer aos portadores de doencas raras o
direito fundamental a saide, cumprindo os principios do SUS de universalidade, integralidade
e equidade. Pela prépria definicdo, percebe-se que os tratamentos de doencas raras e 0 Uso
medicamentos Orfaos se distinguem profundamente de doencas prevalentes e dos mecanismos
utilizados para trata-las.

A abordagem aqui delineada sobre a questdo sera dividida entre: tratamento
internacional — em comparacdo com o Brasil — as doencas raras e medicamentos 0rfaos, o
método de avaliacdo para a incorporacdo de medicamentos 6rfaos e os Protocolos Clinicos e
Diretrizes Terapéuticas para Doencas Raras.

Em diversos paises os medicamentos orfdos séo, de fato, diferenciados dos demais em
diversos aspectos. Na Europa, a responsabilidade por essa categoria de medicamentos € o
Committee for Orphan Medicinal Products (COMP), da European Medicines Agency
(EMEA), criada em 1999. Aith et al (2014) nos diz que sdo oferecidos incentivos para o
desenvolvimento de tais produtos, a partir do pressuposto de que ndo € interessante para a
industria farmacéutica fazé-lo em condigdes normais de mercado. A partir de avaliacdo

realizada pelo comité, um medicamento adquire ou ndo o status de 6rféo.
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A Franca, a titulo de exemplo em relagdo aos paises europeus, possui atuacdo propria
na questdo de doengas raras, com o Plano Nacional para Doengas Raras, do Ministério da
Saude francés, que envolve a atuacdo de especialistas, associacdes e profissionais de salde em
67 centros de atuacdo para o tratamento de 18 categorias de doencas raras (INTERFARMA,
2015).

O Japdo apresenta uma abordagem singular na questdo através do Programa Nacional
de Doencas Raras e Intrataveis, de 1972. Segundo a Interfarma (2015), cerca de 60 grupos de
pesquisa estudam 123 doengas raras no pais. Os grupos, financiados pelo governo, devem
divulgar em uma rede as informacdes encontradas, focadas em questdes como prevaléncia das
doencas, diagndstico e tratamento.

Ja nos Estados Unidos, o Office of Orphan Products Development (OOPD), ligado ao
FDA, é responsavel por lidar com tais medicamentos. A principio, sua atuacao se baseava em
fatores econdmicos, de acordo com o que foi instituido pelo Orphan Act (1983). A partir de
2004 a OOPD passou a considerar fatores epidemioldgicos (Aith et al, 2014).

Séo trés os fundamentos para esse critério: 0 medicamento deve ser mais efetivo que
0 medicamento disponivel, mais seguro que o aprovado e, no caso de ndo haver
medicamento 6rfdo, este novo produto, apesar de ndo garantir efetividade ou
seguranca, deve contribuir significativamente para o tratamento do paciente (Aith et
al, 2014, p.28).

Segundo Federhen et al (2014), as politicas publicas para doencas raras nos Estados
Unidos e Europa tiveram inicio a partir da pressao da sociedade civil organizada, através de
associacfes de pacientes e familiares que sofrem com a incidéncia de doencas raras.

Outros paises que incluem acOes voltadas para a atencdo de portadores de doencas
raras em seus sistemas de saude s&o, por exemplo, a Australia, com o Orphan Drug Program
(TGA) de 1998, e a Coldmbia, atraves da Lei 1392 de 2010 (Federhen et al, 2014).

Os problemas em desenvolver produtos para a saude de portadores de doencas raras
geralmente giram, no mundo como um todo, em torno da restrita quantidade de pacientes, o
que afeta a realizacdo de pesquisas clinicas, 0 embasamento cientifico sobre a importancia
clinica e de custo-efetividade da tecnologia, o respaldo cientifico das pesquisas, e o fator
econbmico, que se refere ao custo elevado no desenvolvimento de novos farmacos, sendo que
estes possuem mercado extremamente restrito se comparados com as doencgas prevalentes
(AITH et al, 2014). Entretanto, é importante ressaltar que o desenvolvimento de
medicamentos para doencas raras, mesmo com seu alto custo, implica na redugédo de outros
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custos despendidos pelo sistema publico de salde, como a reducdo das internacGes em
hospital e o uso ineficaz de outros tratamentos e medicamentos (Federhen et al, 2014).

No caso do Brasil, a discussdo sobre o atendimento as doencas raras teve inicio nos
anos 2000, quando foi criado um grupo de trabalho sobre genética clinica no SUS, que
posteriormente originou a Politica Nacional de Atengdo Integral em Genética Clinica.
Federhen et al (2014) observa que a abordagem dada pela referida discusséo era insuficiente
para tratar da questdo das doencas raras de forma devida pelo foco apenas nas doencas de
origem genética. A evolucdo real no pais, ap6s a pressdo exercida pela sociedade, foi a
publicacdo da Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras, ja
mencionada anteriormente. No que tange ao desenvolvimento de novas tecnologias para o
atendimento das doencas raras, atraves da realizacdo de pesquisas clinicas, o Brasil possui
uma legislacdo desfavoravel para que a industria farmacéutica opte por desenvolver seus
estudos no pais.

A regulamentacdo atual exige que o patrocinador da pesquisa ofereca a melhor terapia
disponivel ap6s o término do estudo, incluindo terapias as quais os pacientes deveriam ter
acesso Vvia sistema de satde independentemente de estarem participando de um estudo clinico,
tais como fisioterapia, terapia ocupacional, entre outras. As doencas raras, geralmente, afetam
multiplos érgdos e exigem uma série de exames periodicamente, 0s quais nem sempre estdo
disponiveis pelo sistema de satde. (FEDERHEN et al., 2014, p. 20).

A critica realizada por Federhen et al (2014), semelhante a criticas feitas a
incorporacdo de medicamentos 6rfdos pelo SUS, é a falta de critérios que levem em conta as
peculiaridades das doengas raras para que as pesquisas clinicas sejam realizadas e tenham
resultados satisfatorios. Além disso, a burocracia enfrentada frente as autoridades sanitérias
para a realizacdo de pesquisas clinicas no pais costuma ser impeditiva e desencorajadora
guando o assunto é o desenvolvimento de novas tecnologias. O tempo de espera para a
autorizacdo de uma pesquisa clinica no Brasil chega a ser de um ano, enquanto que em outros
paises 0 prazo médio de espera é de trés meses. O desenvolvimento de pesquisas clinicas ndo
é relevante apenas para trazer novos medicamentos ao mercado, mas também para garantir
aos portadores de doencas raras 0 acesso a drogas experimentais de maneira antecipada. E
importante observar, ndo obstante, que mesmo ndo desenvolvendo medicamentos o0rfaos em
territorio nacional, o Brasil ja colaborou no desenvolvimento de alguns tratamentos para

doencas raras realizados por laboratérios estrangeiros.
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Quanto aos medicamentos Orfdos, cabe & Anvisa, como 6rgdo responsavel pelo
registro e monitoramento de medicamentos, o tratamento dado a estes produtos no Brasil.
Mesmo havendo uma publicacdo que defina restritivamente os medicamentos o6rféos,
diferenciando-os dos demais, a agéncia nem por isso estabelece processos de registro e de
determinacdo de preco diferenciados para os medicamentos Orfaos — estes sdo avaliados da
mesma forma que medicamentos para doengas de alta prevaléncia. Aith et al (2014) observa
que a agéncia ndo possui a prerrogativa de conferir ao medicamento o status de orfao.

Aith et al (2014) observa ainda a possibilidade legal e com previsdo de gastos no
orcamento do Ministério da Salde para que este possa adquirir medicamentos 6rfaos para o
tratamento de doencas raras, processo iniciado em 2009 com a publicagdo da Portaria 2981—
posteriormente revogada pela Portaria 1554/2013 — que trata do Componente Especializado
da Assisténcia Farmacéutica (CEAF), substituindo a nocao de dispensacdo de medicamentos
excepcionais.

Segundo a propria norma, o CEAF pode ser definido como

[...] uma estratégia de acesso a medicamentos no ambito do SUS, caracterizado pela
busca da garantia da integralidade do tratamento medicamentoso, em nivel
ambulatorial, cujas linhas de cuidado estdo definidas em Protocolos Clinicos e
Diretrizes Terapéuticas publicados pelo Ministério da Salde (Portaria 1554/2013).

O Ministério da Saude definiu, ainda, que os medicamentos com alto impacto
financeiro, com alto grau de complexidade para o tratamento ou que apresentem resisténcia
aos cuidados dados nas primeiras linhas de atencdo, devem ser financiados pela Unido e sao
divididos em dois grupos: o de medicamentos com compra centralizada pela Unido e,
posteriormente, distribuidos aos estados e municipios; e o de medicamentos financiados pelo
Ministério da Saude através da distribuicdo de recursos para os demais entes federados para
gue possam ser adquiridos pelas Secretarias de Saude. Importante ressaltar que, mesmo
financiados pela Unido, é de responsabilidade dos estados e municipios a programacédo, o0
armazenamento e a distribuicdo dos medicamentos. Os medicamentos pertencentes aos trés
grupos elencados pela portaria devem constar na RENAME e s0 serdo dispensados para as
doencas elencadas na Classificacdo Estatistica Internacional de Problemas e Doencas
Relacionados & Saude (CID-10). A alteragdo na lista de medicamentos do CEAF cabe a
Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos, com o auxilio da CONITEC, e as
questdes relacionadas ao seu financiamento devem ser debatidas no ambito da Comissdo de

Intergestores Tripartite (CIT). Por fim, o art. 14 nos diz que
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[...] a ndo disponibilizagdo de medicamentos no &mbito deste Componente ndo
garante a integralidade do tratamento e provoca desequilibrio financeiro, devendo os
gestores do SUS, em pactuacdo nas instancias gestoras, promover acles que
restabelecam 0 acesso aos medicamentos estabelecidos nas linhas de cuidado
definidas nos Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas publicados na versao
final pelo Ministério da Saude e o equilibrio financeiro (Portaria 1554/2013).

A partir da analise de medicamentos listados no CEAF, Aith et al (2014) concluiu que
cerca de 100 doencas raras serdo atendidas pela norma. Entretanto, apenas cerca de 7% dos
medicamentos listados sdo direcionados para o tratamento de tais enfermidades. A
disponibilidade dos medicamentos Orfdos no sistema de saude também depende da
incorporacdo em um PCDT, o que daria aos portadores de doencas raras seu acesso.

Sim0es, Lessa e Fagundes (2014) apontam os resultados da Consulta Publica 20/2014,
publicada pela SCTIE visando a elaboracdo de uma portaria que priorize a elaboracdo de
PCDTs para doencas raras, publicada posteriormente. Os dados fornecidos pela Secretaria
apontam a existéncia, até entdo, de 35 PCDTs para doencas raras ja publicadas. Entretanto,
observa-se que apenas um deles (o protocolo para Doenca de Gaucher) incorpora
medicamento 6rfdo. Os demais incorporam medicamentos direcionados para doencas
prevalentes, cujo efeito apenas diminui os efeitos colaterais causados pelas doencas raras, sem

afetar sua progressao. As autoras ainda ressaltam que

[...] os PCDTs apresentados como ja disponiveis ndo trazem, no texto de descrigdo
da doenga, a classificagdo de doenca rara e também ndo seguem o padrdo de
prevaléncia que estd sendo utilizado na Politica Nacional para Pessoas com Doencas
Raras (Portaria 199), colocando obstaculos, em ultima instancia, & sua garantia de
assisténcia (SIMOES, LESSA e FAGUNDES, 2014, p.46).

Os problemas relacionados a incorporacdo de medicamentos Orfdos passam pelo
critério de avaliagdo para a inclusdo de tratamentos no SUS. O método conhecido como
Avaliacdo de Tecnologias de Saude (ATS) é considerado, pela maioria dos atores, como
ineficaz na avaliagcdo das referidas tecnologias. Para Simdes, Lessa e Fagundes (2014) isso
devido a falta de distingéo entre a analise de medicamentos para doencas prevalentes e a de
medicamentos Orfaos, que possui caracteristicas muito especificas, criando-se a partir dai um
processo de avaliacdo ineficiente e prejudicial para a incorporagdo de medicamentos de alto
custo.

A analise feita pelo método ATS pondera trés questdes: evidéncia, custo-efetividade e
impacto orgcamentério. Conforme nos diz Araujo (2014), a avaliacdo a partir do custo-

efetividade requer uma analise comparativa com outras tecnologias ja existentes para o
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tratamento previsto pelos medicamentos sob anélise. Pelo alto custo de seu desenvolvimento e
por sua singularidade no mercado, a anélise comparativa requerida pelo critério de custo-
efetividade ndo é aplicavel a medicamentos orfios (SIMOES, LESSA e FAGUNDES, 2014).
Araujo (2014) conclui, portanto, que por seu alto custo, toda avaliacdo feitas através do
método ATS a medicamentos oOrfaos concluird por uma relacdo de custo-efetividade alta
demais para a incorporagdo em protocolos. Araujo ainda questiona:

Deslocar recursos para o tratamento de Doencas Raras significaria que haveria menos
recursos para o tratamento de doencas mais comuns. Essa constatacdo levanta a questdo do
porqué incentivar o desenvolvimento de tais medicamentos se eles serdo posteriormente
julgados por um critério no qual estdo fadados ao fracasso (ARAUJO, 2014, p. 26).

E necessario ressaltar, ainda, que o papel do poder publico como instrumento de
acesso a medicamentos orfdos ¢ fundamental, considerando que estes sdo, na maioria das
vezes, 0 Unico tratamento disponivel para portadores de doengas raras e que seu alto valor
torna inviavel a aquisicdo privada sem qualquer auxilio governamental (ARAUJO, 2014).

Em diversos paises os medicamentos orfdos sdo, de fato, diferenciados dos demais em
diversos aspectos. Na Europa, a responsabilidade por essa categoria de medicamentos € o
Committee for Orphan Medicinal Products (COMP), da European Medicines Agency
(EMEA), criada em 1999. Aith et al (2014) nos diz que sdo oferecidos incentivos para o
desenvolvimento de tais produtos, a partir do pressuposto de que ndo é interessante para a
industria farmacéutica fazé-lo em condi¢des normais de mercado. A partir de avaliacdo
realizada pelo comité, um medicamento adquire ou ndo o status de érfao.

A Franca, a titulo de exemplo em relacdo aos paises europeus, possui atuacdo propria
na questdo de doengas raras, com o Plano Nacional para Doengas Raras, do Ministério da
Saude francés, que envolve a atuacdo de especialistas, associacdes e profissionais de salde em
67 centros de atuagdo para o tratamento de 18 categorias de doengas raras (INTERFARMA,
2015).

O Japdo apresenta uma abordagem singular na questao através do Programa Nacional
de Doengas Raras e Intrataveis, de 1972. Segundo a Interfarma (2015), cerca de 60 grupos de
pesquisa estudam 123 doencas raras no pais. Os grupos, financiados pelo governo, devem
divulgar em uma rede as informacdes encontradas, focadas em questdes como prevaléncia das
doencas, diagndstico e tratamento.

Ja nos Estados Unidos, o Office of Orphan Products Development (OOPD), ligado ao
FDA, € responsavel por lidar com tais medicamentos. A principio, sua atuacéo se baseava em
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fatores econdmicos, de acordo com o que foi instituido pelo Orphan Act (1983). A partir de
2004 a OOPD passou a considerar fatores epidemioldgicos (AITH et al, 2014).

[...] Séo trés os fundamentos para esse critério: 0 medicamento deve ser mais efetivo
que o medicamento disponivel, mais seguro que o aprovado €, no caso de ndo haver
medicamento 6rfdo, este novo produto, apesar de ndo garantir efetividade ou
seguranga, deve contribuir significativamente para o tratamento do paciente (AITH
et al, 2014, 28).

Segundo Federhen et al (2014), as politicas publicas para doencas raras nos Estados
Unidos e Europa tiveram inicio a partir da pressao da sociedade civil organizada, através de
associaces de pacientes e familiares que sofrem com a incidéncia de doencas raras.

Outros paises que incluem acOes voltadas para a atencdo de portadores de doencas
raras em seus sistemas de saude séo, por exemplo, a Austrélia, com o Orphan Drug Program
(TGA) de 1998, e a Coldmbia, através da Lei 1392 de 2010 (FEDERHEN et al, 2014).

Os problemas em desenvolver produtos para a sadde de portadores de doencas raras
geralmente giram, no mundo como um todo, em torno da restrita quantidade de pacientes, o
que afeta a realizacdo de pesquisas clinicas, o embasamento cientifico sobre a importancia
clinica e de custo-efetividade da tecnologia, o respaldo cientifico das pesquisas, e o fator
econbmico, que se refere ao custo elevado no desenvolvimento de novos farmacos, sendo que
estes possuem mercado extremamente restrito se comparados com as doencgas prevalentes
(AITH et al, 2014). Entretanto, é importante ressaltar que o desenvolvimento de
medicamentos para doencas raras, mesmo com seu alto custo, implica na redugédo de outros
custos despendidos pelo sistema publico de sadde, como a reducdo das internacbes em
hospital e o uso ineficaz de outros tratamentos e medicamentos (FEDERHEN et al, 2014).

No caso do Brasil, a discussdo sobre o atendimento as doencas raras teve inicio nos
anos 2000, quando foi criado um grupo de trabalho sobre genética clinica no SUS, que
posteriormente originou a Politica Nacional de Atencdo Integral em Genética Clinica.
Federhen et al (2014) observa que a abordagem dada pela referida discusséao era insuficiente
para tratar da questdo das doencas raras de forma devida pelo foco apenas nas doengas de
origem geneética. A evolucdo real no pais, ap6s a pressdo exercida pela sociedade, foi a
publicacdo da Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras, ja
mencionada anteriormente. No que tange ao desenvolvimento de novas tecnologias para o

atendimento das doencas raras, atraves da realizacdo de pesquisas clinicas, o Brasil possui
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uma legislacdo desfavoravel para que a industria farmacéutica opte por desenvolver seus

estudos no pais.

A regulamentacdo atual exige que o patrocinador da pesquisa ofereca a melhor
terapia disponivel apds o término do estudo, incluindo terapias as quais os pacientes
deveriam ter acesso via sistema de salde independentemente de estarem
participando de um estudo clinico, tais como fisioterapia, terapia ocupacional, entre
outras. As doencas raras, geralmente, afetam multiplos 6rgdos e exigem uma série
de exames periodicamente, os quais nem sempre estdo disponiveis pelo sistema de
salde. (FEDERHEN et al., 2014, p. 20).

A critica realizada por Federhen et al (2014), semelhante a criticas feitas a
incorporacdo de medicamentos orfaos pelo SUS, ¢é a falta de critérios que levem em conta as
peculiaridades das doengas raras para que as pesquisas clinicas sejam realizadas e tenham
resultados satisfatorios. Além disso, a burocracia enfrentada frente as autoridades sanitarias
para a realizacdo de pesquisas clinicas no pais costuma ser impeditiva e desencorajadora
quando o assunto € o desenvolvimento de novas tecnologias. O tempo de espera para a
autorizacdo de uma pesquisa clinica no Brasil chega a ser de um ano, enquanto que em outros
paises 0 prazo médio de espera é de trés meses. O desenvolvimento de pesquisas clinicas nao
é relevante apenas para trazer novos medicamentos ao mercado, mas também para garantir
aos portadores de doencas raras 0 acesso a drogas experimentais de maneira antecipada. E
importante observar, ndo obstante, que mesmo ndo desenvolvendo medicamentos 6rfaos em
territério nacional, o Brasil ja colaborou no desenvolvimento de alguns tratamentos para
doencas raras realizados por laboratorios estrangeiros.

Quanto aos medicamentos 6rfdos, cabe & Anvisa, como 6rgdo responsavel pelo
registro e monitoramento de medicamentos, o tratamento dado a estes produtos no Brasil.
Mesmo havendo uma publicacdo que defina restritivamente os medicamentos 6rféos,
diferenciando-os dos demais, a agéncia nem por isso estabelece processos de registro e de
determinacéo de preco diferenciados para os medicamentos Orfdos — estes sdo avaliados da
mesma forma que medicamentos para doencas de alta prevaléncia. Aith et al (2014) observa
gue a agéncia ndo possui a prerrogativa de conferir ao medicamento o status de 6rféo.

Aith et al (2014) observa ainda a possibilidade legal e com previsdo de gastos no
orcamento do Ministério da Saude para que este possa adquirir medicamentos Orfdos para o
tratamento de doencas raras, processo iniciado em 2009 com a publicacdo da Portaria 2981—

posteriormente revogada pela Portaria 1554/2013 — que trata do Componente Especializado
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da Assisténcia Farmacéutica (CEAF), substituindo a nocéo de dispensacdo de medicamentos
excepcionais.

Segundo a prépria norma, o CEAF pode ser definido como

[...] uma estratégia de acesso a medicamentos no &mbito do SUS, caracterizado pela
busca da garantia da integralidade do tratamento medicamentoso, em nivel
ambulatorial, cujas linhas de cuidado estdo definidas em Protocolos Clinicos e
Diretrizes Terapéuticas publicados pelo Ministério da Salde (Portaria 1554/2013).

O Ministério da Saude definiu, ainda, que os medicamentos com alto impacto
financeiro, com alto grau de complexidade para o tratamento ou que apresentem resisténcia
aos cuidados dados nas primeiras linhas de atencdo, devem ser financiados pela Unido e sao
divididos em dois grupos: o de medicamentos com compra centralizada pela Uniédo e,
posteriormente, distribuidos aos estados e municipios; e o de medicamentos financiados pelo
Ministério da Saude através da distribuicdo de recursos para os demais entes federados para
que possam ser adquiridos pelas Secretarias de Saude. Importante ressaltar que, mesmo
financiados pela Unido, é de responsabilidade dos estados e municipios a programacéo, o
armazenamento e a distribuicdo dos medicamentos. Os medicamentos pertencentes aos trés
grupos elencados pela portaria devem constar na RENAME e s6 serdo dispensados para as
doencas elencadas na Classificacdo Estatistica Internacional de Problemas e Doencas
Relacionados a Saude (CID-10). A alteracdo na lista de medicamentos do CEAF cabe a
Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos, com o auxilio da CONITEC, e as
questdes relacionadas ao seu financiamento devem ser debatidas no ambito da Comissdo de

Intergestores Tripartite (CIT). Por fim, o art. 14 nos diz que

[..]. a ndo disponibilizagdo de medicamentos no &mbito deste Componente néo
garante a integralidade do tratamento e provoca desequilibrio financeiro, devendo os
gestores do SUS, em pactuagdo nas instdncias gestoras, promover acles que
restabelecam o acesso aos medicamentos estabelecidos nas linhas de cuidado
definidas nos Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas publicados na versdo
final pelo Ministério da Saude e o equilibrio financeiro (Portaria 1554/2013).

A partir da analise de medicamentos listados no CEAF, Aith et al (2014) concluiu que
cerca de 100 doencas raras serdo atendidas pela norma. Entretanto, apenas cerca de 7% dos
medicamentos listados sdo direcionados para o tratamento de tais enfermidades. A
disponibilidade dos medicamentos Orfaos no sistema de salde também depende da
incorporagdo em um PCDT, o que daria aos portadores de doencas raras seu acesso.
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Simdes, Lessa e Fagundes (2014) apontam os resultados da Consulta Publica 20/2014,
publicada pela SCTIE visando a elaboracdo de uma portaria que priorize a elaboracdo de
PCDTs para doencas raras, publicada posteriormente. Os dados fornecidos pela Secretaria
apontam a existéncia, até entdo, de 35 PCDTs para doencas raras ja publicadas. Entretanto,
observa-se que apenas um deles (o protocolo para Doenca de Gaucher) incorpora
medicamento 6rfdo. Os demais incorporam medicamentos direcionados para doencas
prevalentes, cujo efeito apenas diminui os efeitos colaterais causados pelas doencas raras, sem

afetar sua progressao. As autoras ainda ressaltam que

[...] os PCDTs apresentados como ja disponiveis ndo trazem, no texto de descricéo
da doenga, a classificagdo de doenca rara e também ndo seguem o padrdo de
prevaléncia que estd sendo utilizado na Politica Nacional para Pessoas com Doencas
Raras (Portaria 199), colocando obstaculos, em Gltima instancia, a sua garantia de
assisténcia (SIMOES, LESSA e FAGUNDES, 2014, p.46).

Os problemas relacionados a incorporacdo de medicamentos &rfaos passam pelo
critério de avaliacdo para a inclusdo de tratamentos no SUS. O método conhecido como
Avaliacdo de Tecnologias de Saude (ATS) é considerado, pela maioria dos atores, como
ineficaz na avaliagcdo das referidas tecnologias. Para Simdes, Lessa e Fagundes (2014) isso
devido a falta de distincdo entre a analise de medicamentos para doencas prevalentes e a de
medicamentos Orfaos, que possui caracteristicas muito especificas, criando-se a partir dai um
processo de avaliacdo ineficiente e prejudicial para a incorporagdo de medicamentos de alto
custo.

A analise feita pelo método ATS pondera trés questdes: evidéncia, custo-efetividade e
impacto orcamentario. Conforme nos diz Araujo (2014), a avaliacdo a partir do custo-
efetividade requer uma analise comparativa com outras tecnologias ja existentes para o
tratamento previsto pelos medicamentos sob anélise. Pelo alto custo de seu desenvolvimento e
por sua singularidade no mercado, a analise comparativa requerida pelo critério de custo-
efetividade ndo é aplicavel a medicamentos 6rfios (SIMOES, LESSA e FAGUNDES, 2014).
Araujo (2014) conclui, portanto, que por seu alto custo, toda avaliacdo feitas através do
método ATS a medicamentos 6rfdos concluira por uma relacdo de custo-efetividade alta

demais para a incorporagdo em protocolos. Araujo ainda questiona:

Deslocar recursos para o tratamento de Doencgas Raras significaria que haveria
Menos recursos para o tratamento de doengas mais comuns. Essa constatagéo levanta
a questdo do porqué incentivar o desenvolvimento de tais medicamentos se eles
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serdo posteriormente julgados por um critério no qual estdo fadados ao fracasso
(ARAUJO, 2014, p. 26).

E necessario ressaltar, ainda, que o papel do poder publico como instrumento de
acesso a medicamentos orfdos é fundamental, considerando que estes sdo, na maioria das
vezes, 0 Unico tratamento disponivel para portadores de doencas raras e que seu alto valor
torna inviavel a aquisicao privada sem qualquer auxilio governamental (ARAUJO, 2014).

Em um cenério que se mostra desfavoravel para a incorporacao pelo poder pablico de
medicamentos de alto custo, com praticas regulatérias ineficientes, como o estabelecimento
de preco méximo para vendas para o0 governo e comercializagdo no pais, e com a auséncia de
critérios e processos que diferenciam as drogas 6rfas das que tratam de doencas de alta
prevaléncia, a industria farmacéutica que desenvolve esse tipo de medicamento opta por ndo
registra-los no pais, deixando aos pacientes como Unica opc¢do a judicializacdo para obter
acesso ao tratamento existente.

O impacto orcamentario da judicializacdo de medicamentos Orfdos é ainda maior,
considerando, principalmente, aqueles que ndo possuem registro no pais e, logo, sem preco
maximo a ser praticado em territério nacional. Nestes casos, o governo federal perde, frente a
empresa, 0 poder de barganha e deve pagar valores estabelecidos unilateralmente, deslocando
volumosos recursos de outros programas de salde que atingiriam diversas pessoas. Segundo
reportagem da Carta Capital, o medicamento adquirido por via judicial que mais onerou o
orcamento do Ministério da Saude foi o Soliris, Unico remédio produzido pela farmacéutica
norte-americana Alexion, voltado ao tratamento da hemoglobindria paroxistica noturna
(HPN), doenca sanguinea ultrarrara. O Soliris custa cerca de dois milhdes de reais por
paciente ao ano (cerca de 400 mil ddlares) e, nos ultimos cinco anos, arrecadou no Brasil
através da judicializacdo cerca de 55 milhdes de reais.

No inicio de 2015, paises integrantes do MERCOSUL estabeleceram a compra
conjunta de medicamentos de alto custo, com intuito de aumentar o poder de barganha dos
paises frente & industria farmacéutica. Mesmo visando a aquisi¢cdo de medicamentos 6rféos,
melhorando a capacidade de planejamento de gastos para a aquisicao de tais tratamentos, a
medida ndo altera a situacdo dos medicamentos que continuam sem registro no pais e,
consequentemente, ndo ha redugdo no processo de sua judicializacao.

Num cenéario de impasse em que o Judiciario determina e o Executivo é obrigado a
executar, o poder Legislativo tem se atentado para a questdo, principalmente frente aos

problemas orcamentarios enfrentados pelo setor de salde, causados ndo sO pelas demandas
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judiciais, mas por mudancas aprovadas pelo Orgamento Impositivo, ao fim de 2014, e pelos
cortes ocasionados pela crise econdmica de 2015. Além disso, a mobilizacdo das associaces
de pacientes pelo acesso a medicamentos, e da industria farmacéutica visando a um ambiente
regulatério mais favoravel, levou os parlamentares a proporem debates e proposi¢fes sobre
doencas raras e sobre 0 acesso de seus portadores aos tratamentos disponiveis mundialmente.
As discussfes, no entanto, avangam lentamente, adiando possiveis avangos na legislacdo que

garantam aos portadores de doencas raras o direito constitucional a satde.
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4. PODER LEGISLATIVO E DOENCAS RARAS

Em um contexto de alta judicializacdo dos medicamentos para tratamentos de doencas
raras, mais especificamente de medicamentos 0rfaos, a atuacdo do Poder Legislativo pode ser
decisiva para mediar as divergéncias enfrentadas pelo Executivo e pelo Judiciario. A
capacidade de realizar eventos, especialmente audiéncias publicas, que trazem ao debate
atores diversos com diferentes perspectivas, da ao Legislativo o carater de mediar as
discuss0es e, a partir dai, elaborar leis que diminuam as interferéncias da justica em politicas
publicas programadas pelo governo.

Além disso, a abertura oferecida pelos parlamentares a sociedade civil para a
participagdo na elaboracdo de novas normas é notadamente maior do que aquela oferecida
pelo Poder Executivo, 0 que aproxima atores como a associacao de pacientes, os profissionais
de saude e a industria da possibilidade de mudar o cenario existente no Brasil de acordo com
seus interesses. Essa participacdo colabora para a ampliacdo do debate e das formas de como
0 tema pode ser abordado.

A discussdo sobre doencas raras e 0 acesso a medicamentos 6rfaos ganhou forgca no
Congresso Nacional em 2011. Serdo analisados dois projetos de lei, bem como as audiéncias
publicas referentes a eles, que sdo: o Projeto de Lei 1606/2011, de autoria do deputado Marcal
Filho, e o Projeto de Lei do Senado 530/2013, de autoria do senador Vital do Régo. Ambos
propbem mudancas importantes no tratamento de doencas raras no pais e na forma que os
medicamentos Orfdos sdo avaliados. Também foram realizados na Camara dos Deputados
eventos que comemoram o Dia Nacional de Doengas Raras, que ndo serdo analisados pela
falta de informag&o disponivel.

41 PROJETO DE LEI 1606 DE 2011

O Projeto de Lei 1606, de 15 de junho de 2011, foi apresentado pelo deputado Marcal
Filho (PMDB/MS) e “dispde sobre a dispensacdo de medicamentos para doencas raras e
graves, que ndo constam em listas de medicamentos excepcionais padronizadas pelo Sistema
Unico de Salde - SUS.”. Foi apensado a ele o Projeto de Lei 2669, de 09 de novembro de
2011, de autoria do deputado Jean Wyllys (PSOL/RJ). Os projetos foram despachados para as
Comissdes de Seguridade Social e Familia (CSSF), Financas e Tributacdo (CFT) e

Constituicdo e Justica e de Cidadania (CCJC). O PL tramita, atualmente, na forma do
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substitutivo aprovado pela CSSF, que atualizou a ementa proposta para “Institui a Politica
Nacional para Doencas Raras no Sistema Unico de Saude, o SUS.”. O substitutivo tramita de
forma conclusiva e em regime ordinario.

O projeto apresentado pelo deputado Marcal Filho foca em uma Gnica questdo: a
distribuicdo de medicamentos voltados para o tratamento de doengas raras pelo poder publico,
independente se este consta no rol de medicamentos essenciais ou em PCDTSs. O critério para
a dispensa de tais medicamentos &, apenas, o laudo médico que indica o diagndstico da
doenca rara e o tratamento a ser seguido. Caberia ao Ministério da Salde estabelecer
procedimentos a serem adotados para o fornecimento do medicamento, indicando apenas que,
na auséncia do medicamento em estoque, é permitida a dispensa de licitagdo para a compra.

O deputado justifica a apresentacdo do projeto argumentando que o Sistema Unico de
Salde ndo possui preparo para tratar de doencas raras ou graves, ja que muitas dessas doencas
ndo possuem PCDTs. A falta de tratamentos adequados para estas doencas é, segundo Filho,
uma violagdo do direito integral a saude garantido pela Constituicdo Federal de 1988.

Marcal Filho é advogado e radialista, exerceu cargo de deputado federal durante
qguatro mandatos pelo PMDB do Mato Grosso do Sul. Além da apresentacdo do PL
1606/2011, também € autor do PL 596/2011 que versa sobre o tratamento pelo SUS de
esclerose multipla, uma doenga rara que afeta o sistema nervoso,. Em discurso proferido em
fevereiro de 2013, o deputado criticou a falta de pesquisa para doencas raras no Brasil, bem
como a baixa produtividade do pais na producdo de medicamentos. Filho defendeu, ainda, a
judicializacdo como meio legal para acesso a medicamentos para o tratamento de doencas
raras, justificando que esta é, muitas vezes, a Unica alternativa para o0 acesso dos pacientes a
tratamentos existentes.

Apensado ao PL 1606/2011, estd o PL 2669/2011. O Projeto de Lei apresentado pelo
deputado Jean Wyllys estabelece que o tratamento de pessoas com doengas raras seja
realizado pelo SUS. O projeto também estabelece: critério de identificacdo de uma doenca
rara no pais (incidéncia de 65 casos em uma populacdo de 100mil) e; a classificacdo do
portador de doenga rara como deficiente, para efeitos legais.

O objetivo principal do PL é estabelecer diretrizes para o tratamento de doencas raras
dentro do SUS, 0 que ndo existia até sua apresentagdo. Destacam-se: o fornecimento de
medicamentos Orfaos e de suprimentos e alimentos especificos para o tratamento de doencas

raras; o diagndstico, tratamento e mapeamento das doengas raras e; a avaliagdo e o
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acompanhamento dos medicamentos administrados aos pacientes, inclusive de medicamentos
orféos.

A proposta altera, ainda, a Lei Organica da Saude (8080/1990), incluindo no campo de
atuacdo do SUS a assisténcia meédica, farmacéutica e de reabilitacdo dos portadores de
doencas raras, o fornecimento de dispositivos médicos especializados e a adequacdo do
atendimento em domicilio dos pacientes. Também inclui formalmente a Lei a defini¢do de
doencas raras no pais, como mencionado anteriormente.

Dentro da justificacdo do projeto apresentado, o deputado Wyllys coloca a estimativa
de que cerca de 13 milhdes de pessoas no Brasil sdo afetadas por doencas raras, sendo
inexistente uma politica de Estado voltada para a questdo, levando a exclusdo dos portadores,
além da realizacdo de procedimentos e tratamentos desnecessarios devidos a falta de
diagnostico correto e da auséncia de processos proprios e adequados para lidar com as
diversas doencas que podem ser classificadas como raras. Isso ocorre pela falta de
conhecimento por parte da comunidade médica quanto a prdpria existéncia das doencas e pela
inexisténcia de protocolos de atendimentos voltados a elas. Muitas doencas raras levam seus
portadores a Obito, ou causam graves deficiéncias que prejudicam sua qualidade de vida e
impossibilitam que estes aproveitem as oportunidades postas em suas trajetérias, ndo sendo
possivel a e essas pessoas, portanto, atingir todo seu potencial.

O deputado ainda expde a necessidade de inclusdo cotidiana dos pacientes, sem que
estes sejam vistos como fatores de oneracdo para o Estado e para a sociedade como um todo,
mas como parte integrante dela. Segundo ele, a qualificacdo, o diagndstico e o tratamento
adequado para portadores de doencas raras ndo beneficiam apenas pacientes e suas familias,
mas a sociedade como um todo, trazendo economia ao poder publico ao proporcionar
atendimento de qualidade e apropriado, sem serem desperdi¢cados recursos em procedimentos
sem utilidade. Além disso, é uma forma do Estado garantir o direito a salde e a dignidade
humana para essa parcela da populacéo.

Jean Wyllys ¢ jornalista, professor universitario, escritor e comunicador, eleito
deputado federal duas vezes pelo estado do Rio de Janeiro. Atuante na pauta das minorias
politicas, especialmente na defesa da comunidade LGBT, Wyllys tem forte atuacdo em prol

dos portadores de doencas raras.

60



411 SUBSTITUTIVO AO PL 1606/2011

O deputado Darcisio Perondi (PMDB/RS) foi designado relator da matéria em agosto
de 2011. Apresentou o primeiro parecer na forma de substitutivo somente em margo de 2013
e um segundo substitutivo em junho do mesmo ano. Darcisio Perondi é médico pediatra e esta
em seu sexto mandato como deputado federal. Participou de diversos eventos sobre doencas
raras, sendo um ator ativo e influente na pauta da saude.

No relatdrio apresentado, Perondi destaca a importancia de debater o tema partindo-se
do fato de que doengas raras afetam cerca de 13 milhdes de brasileiros, sendo indispensavel o
mapeamento das doencas (quais sdo e onde se propagam) para elaborar estratégias de atuacao.
O maior desafio €, evidentemente, o diagnostico das doencas, ja que grande parcela dos
profissionais de salde ndo esta capacitada para lidar com tais enfermidades. Quando o
diagndstico é possivel, apresenta-se outra dificuldade: o acesso aos medicamentos disponiveis
no mercado. Muitos dos medicamentos para o tratamento de doencas raras ndo estdo
incorporados ao SUS e possuem custo extremamente elevado, levando a judicializagcdo dos
mesmos. O deputado conclui que o SUS ndo esta estruturalmente preparado para tratar de
doencas pouco conhecidas e que possuem alto impacto na salde da populacao.

Perondi acredita ndo ser necessario o enquadramento de portadores de doencas raras
como portadores de deficiéncias. Segundo ele, muitos dos pacientes ja se enquadrariam como
portadores de deficiéncia, ndo sendo necessario categoriza-los como tal desde o principio.

O deputado destaca a amplitude do substitutivo apresentado através do
estabelecimento de uma Politica Nacional para Doencas Raras no sistema publico, com a
estruturacdo de centros especializados e o aprofundamento no diagnostico, baseando-se em
principios do SUS. Além disso, coloca como ponto central as medidas de acesso a
medicamentos Orfaos.

Tratando do substitutivo em si, € importante ressaltar que Perondi mantém a definigdo
proposta por Wyllys: a ocorréncia da doencas raras a partir do critério de 65 casos em um
universo de 100 mil. Propbe o acesso a tratamentos disponiveis no mercado, defendendo
acOes diferenciadas para o registro e a incorporacdo de medicamentos Orfdos no SUS.
Estabelece também que a politica deve ser implementada com a participacdo da Unido e dos
estados e municipios, com a criagdo da Rede Integrada de Cuidados ao Paciente com Doenca
Rara. Entre as diretrizes da referida Rede, podem ser destacadas: a promoc¢ao da equidade, da
aceitacdo dos pacientes na populagéo, a garantia de acesso a tratamentos de forma integral e

multissetorial, a realizacdo de a¢fes educativas e a promocdo de pesquisa clinica e inovagdo
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tecnoldgica. Nos objetivos, possuem maior relevancia: a promocao de agdes que visam a
prevencdo e a identificacdo precoce de doencas raras, a elaboracdo de estratégicas que
envolvam a sociedade civil e organizacdes governamentais; a disseminacdo sobre direitos,
cuidados e medidas de prevencdo aos pacientes; medidas que qualifiguem e facilitem a
incorporagdo de tratamentos pelo SUS; a capacitacdo dos profissionais de saude e; a
elaboracdo de indicadores para monitoramento e avaliacdo da politica. O atendimento a
doencas raras se dara no ambito da atencdo basica e da atencdo especializada. A primeira
atendera pacientes e familiares que séo afetados por doencas raras que ndo possuem origem
genética. A segunda prevé atendimento multidisciplinar, sendo composta por Unidades de
Atencéo Especializada e Reabilitacdo e por Centros de Referéncia.

Quanto as responsabilidades de cada ente federativo, serdo de incumbéncia dos
municipios, principalmente, as atividades de monitoramento e avaliacdo da Rede de Cuidados
a Pessoa com Doenca Rara em nivel local. Aos estados cabe 0 apoio a implementacdo e o
financiamento dos pontos de referéncia em nivel municipal. Por fim, cabe a Unido apoiar
todas as atividades a serem desenvolvidas pela Rede, como o financiamento e o
monitoramento.

Fator central da proposta de Perondi é, certamente, 0 acesso a medicamentos Orfaos
por portadores de doencas raras. Os tratamentos com tais medicamentos devem ser
recomendados pelos Centros de Referéncia de cada estado, com a terapia revista a cada seis
meses, e 0 paciente registrado em uma base de dados para 0 monitoramento do uso. Para isso,
0 deputado propbe meios que facilitam a incorporacdo dos referidos farmacos no SUS.
Inicialmente, os medicamentos Orfaos terdo analise prioritaria pela Anvisa para a concessao
de registro, que deverd atribuir a droga o status de 6rfdo quando o tratamento desta for
direcionado a doencas raras. Seré estabelecido ainda o prazo de quarenta e cinco dias para 0
registro, cuja analise poderd ser realizada concomitantemente com o0 processo de
estabelecimento de precos pela CMED.

Sobre a incorporacdo propriamente dita, Perondi propde mudancas relevantes para a

tomada de decisdes, colocadas pelo art. 28 do substitutivo.

Art. 28 A incorporagdo do medicamento 6rfdo deve ser considerada sob o aspecto da
relevancia clinica e ndo sob o aspecto da relacdo custo-efetividade.
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81° No que se refere aos critérios de seguranca, eficacia e efetividade dos
medicamentos oOrfaos analisados pela CONITEC, estes devem ser ponderados de
acordo com as especificidades das doencas raras.

82° No que se refere a andlise mencionada no paragrafo anterior, ela serd feita
posteriormente ao fornecimento do medicamento, através de um sistema nacional de
acompanhamento e monitoramento de todos o0s pacientes que receberem
medicamentos 6rfaos em territério nacional.

Para a inclusdo de medicamentos 6rfdos em PCDTSs, hd a determinacdo de alguns
critérios como: (a) o registro na Anvisa e a atribui¢do do status de “6rfao” pela agéncia; (b)
evidéncias cientificas que a doenca a ser tratada prejudica a qualidade de vida do paciente de
forma consideravel; (c) que o medicamento pode trazer melhoras na qualidade de vida do
paciente e; (d) a doenca a ser tratada pode ser, minimamente, diagnosticada. A elaboracdo ou
revisdo do PCDT de determinada doenca deve ser realizada uma vez que o medicamento for
incorporado e a revisdao de precos deve ser realizada anualmente. O deputado propde, ainda,
que a decisdo sobre a incorporacdo de medicamentos caiba a Secretaria de Atencdo a Salde
(SAS) com o auxilio da CONITEC.

A Comissdo de Seguridade Social e Familia votou pela aprovacdo do substitutivo
apresentado por Perondi, com voto contrario do deputado Assis Carvalho (PT/PI) em 02 de
abril de 2014, seguindo para a Comissdo de Financas e Tributacdo, Gltima movimentagdo até
julho de 2015.

4.1.2 AUDIENCIA PUBLICA

O deputado Alexandre Roso (PSB/RS) apresentou, em margo de 2013, um
requerimento para a realizacdo de audiéncia publica para tratar de politicas governamentais
para doencas raras. Entretanto, é importante ressaltar que mesmo com a apresentacdo do
requerimento anterior a apresentacdo do relatorio, a audiéncia foi realizada posteriormente e,
considerando que o substitutivo ndo sofreu alteracbes ap0s a sua apresentagdo, ndo foram
agregadas contribuices feitas na audiéncia publica.

O deputado justifica no requerimento apresentado (REQ CSSF 315/2013) a
necessidade de se retomar a discussao sobre doengas raras na Camara dos Deputados, iniciada
em 2011, quando foi proposta uma audiéncia publica e esta ndo ocorreu. Roso critica a falta

de uma definicdo da classificacdo de doencas como raras, que deveria ser estabelecida pelo
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Estado brasileiro, sendo utilizada, até entdo, a definigdo internacional de 1 (um) caso para
2000 habitantes. Seria necessario debater questdes como a falta de diagnostico preciso para
doencas raras, 0 acesso por parte dos pacientes e suas familias quanto aos melhores
tratamentos disponiveis e maneiras para melhorar sua qualidade de vida.

Ocorrida em setembro de 2013, a audiéncia publica contou com quatro convidados.
Jorge Borges, representante do Conselho Nacional dos Direitos da Pessoa com Deficiéncia
(CONADE), destacou a importancia de se estender o debate sobre pessoas com deficiéncia
para 0 campo das doencas raras, em que ha pouco conhecimento por parte de deficientes.
Grande parte das deficiéncias sdo, atualmente, causadas por doencas raras incapacitantes.

Ponto inicial no debate € a Convencdo da ONU, ratificada em Nova lorque em 2007,
sendo sua principal contribuicdo a definicdo de deficiéncia como sendo as barreiras impostas
pela sociedade a pessoa com deficiéncia. A mudanca é relevante, pois adequa a avaliacdo do
paciente a CID-10, mesmo que esta seja inadequada para embasar politicas publicas. Borges
ressalta, entdo, a relagéo entre a CID e a Classificagdo Internacional de Funcionalidade,
Incapacidade e Saude (CIF), modelo capaz de avaliar individualmente as capacidades sociais
de cada pessoa e, consequentemente, capaz de oferecer informacbes detalhadas para a
elaboracdo de politicas publicas. Para Borges, o debate sobre deficiéncia e doencgas raras deve
se referir aos seus portadores, através de uma analise transversal, extrapolando o setor de
saude.

O desafio atual para os conselhos de pessoas com deficiéncia é, atualmente, garantir
integralmente os direitos dos portadores de deficiéncia. No que tange as doencas raras, mesmo
sendo de conhecimento a grande relacdo entre estas e as deficiéncias da populacdo, ha pouca
apropriacéo das pessoas com deficiéncia e seus familiares sobre a discussdo. O CONADE tem
atuado nesse sentido para influenciar as atividades do Congresso Nacional com a emissdo de
pareceres para 0s projetos de lei que estdo tramitando. O parecer € enviado aos conselhos
regionais que, em seguida, encaminham o texto para os deputados de base para influenciar no
processo.

Rogério Lima, outro convidado da audiéncia, é Diretor-Presidente da Associacdo
Maria Vitéria (AMAVI), associacdo de pacientes com neurofibromatose. Para Lima, a
discussdo sobre doencas raras é recente, iniciada no Congresso Nacional em 2011. Isso nédo
significa, no entanto, que o0 assunto é novo; so foi obtida uma nova perspectiva, sendo adotada
uma forma mais generalista de se encarar o tema das doencas raras. O perfil dos portadores de
doencas raras e seus familiares ainda é desconhecido e cabe as associagdes preencher a lacuna
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da identificacdo dos pacientes e suas familias. Nesse processo todo, o Ministério da Saude
ainda é um agente omisso.

Lima colocou que o fator que une as doencas raras, dentro de sua diversidade, em uma
unica classificacdo €, primeiramente, a falta de informacdo referente ao diagnostico e a
doenca em si. H4 também a falta de tratamento, inexistente na maioria dos casos. O que se
observa ¢ a tentativa de melhorar a qualidade de vida dos portadores de doencas raras e, por
fim, a necessidade de transversalidade para tratar dessas enfermidades. E necessaria a atuagio
integrada de diversos 6rgéos e de diferentes setores para discutir a situacao das doencas raras.
O diretor observou ainda que a oferta de tratamento para doencas raras nao € uniforme no
pais, geralmente com concentracdo nas regides Sudeste e Sul. As demais regiGes carecem de
informacdo, ja pouco difundida, de como tratar seus familiares acometidos por doencas
graves.

H& a necessidade da articulacdo entre governo, mercado, academia e associagfes de
pacientes, sendo o didlogo continuo e aberto entre tais atores excepcional, sempre focado no
bem-estar dos pacientes, independente de interesses especificos. As associacdes se diferem
dos demais atores por seu poder de mobilizacdo social, que é o instrumento central para
observar a transformacao da sociedade.

Para ele, é essencial uma mudanga estrutural sobre como a sociedade vé o SUS.
Atualmente, ndo ha confianca por parte dos pacientes nos profissionais do SUS, levando-os,
muitas vezes, ao atendimento particular e onerando suas despesas pessoais. O trajeto, a partir
do diagndstico pelo SUS, ndo € claro e leva a perda de tempo do paciente e sua familia. Ha,
também, desconhecimento por parte da populacdo sobre as politicas direcionadas as doengas
raras. A AMAVI ainda reivindica a melhoria no diagnoéstico, o tratamento multidisciplinar, o
fortalecimento social com a promocao e a integracdo das associagdes de pacientes e, por fim,
a geracgéo de informacao.

Marcelo Neves, professor de Direito Publico da Universidade de Brasilia, ressaltou
que o problema de inclusdo social também representa um problema de inclusdo juridica. O
tipo de exclusdo que atinge os portadores de doengas raras se baseia na falta de
reconhecimento, o que leva a problemas de acesso ao direito a salude.

Neves aponta, entdo, as formas de abordar o acesso a saude. A primeira abordagem
trata o direto a saude como um direito individualista. A segunda abordagem, com
interpretacdo dominante no direito, refere-se ao direito a saude como um direito social, que

deve ser tratado de forma ampla, sem individualizacdo. Em relacdo as doencas raras,
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observou-se 0 aumento da judicializacdo, sendo considerado o Judicirio a resposta para
solucionar os problemas encontrados, sem levar em conta as politicas publicas vigentes,
inserindo-se a partir dai o direito a saide no modelo individualista. Neves considera este
caminho como desastroso, inclusive do ponto de vista econdémico, com gastos extensos com
parte da populagcdo de alta renda, o que, muitas vezes, acaba por esgotar 0s recursos
orcamentarios dos municipios. Mesmo considerando compreensivel a acdo judicial que
beneficia o pedido individual de acesso a salde, acredita que ha consequéncias para a
execucdo de politicas que promovem a equidade e que sd@o mais abrangentes para a promocao
da saude.

Neves defendeu o direito a satde, que pode ser interpretado individualmente, com um
background de base social, deixando o Judiciario em segundo plano. O que pode expandir 0
acesso a saude € a interacao entre Legislativo e Executivo na formulacdo e implementacédo de
politicas publicas. Atualmente, hd um bloqueio de acbes entre os dois poderes. Entretanto, ndo
se devem isolar as acdes em projetos de lei. E necessario o dialogo entre instituicdes, ja que
muitas vezes a aprovacdo de um projeto de lei representa legislacdo simbdlica, sendo que esta
pode ndo encontrar condi¢Ges praticas para sua execucdo. Sendo assim, a criacdo da
legislacdo é insuficiente para mudar a realidade. Neste contexto, também é relevante a
participacdo da sociedade civil organizada, com articulagdo em rede para oferecer
direcionados para as politicas publicas.

No contexto de doencas raras, Neves acredita que a dificuldade de se implementar
politicas publicas adequadas esta na delimitacdo do tema, sendo fundamental a elaboracao de
projetos que contemplem, através da construcdo de unidades especializadas e com capacitacdo
profissional que possibilite a inclusdo dos portadores de doencas raras, acdes de diagnostico e
de tratamento, mesmo que este ndo leve a cura. Também defende o acesso a medicamentos
pelo SUS, através da incorporacdo ou da redugdo dos precos de medicamentos comprados por
renda particular, para que o acesso seja facilitado. O foco das agdes deve ser sempre o
individuo em sua integralidade, visando a sua inclus&o social.

Em seguida, palestrou o Dr. Méario Saporta, pesquisador do Laboratério Nacional de
Células-tronco Embrionarias da Universidade Federal do Rio de Janeiro (UFRJ), especialista
em uma doenca rara denominada Charcot-Marie-Tooth. Inicialmente, o pesquisador coloca
que ha desafios relacionados as doencgas raras no mundo todo, mas o Brasil apresenta
peculiaridades neste sentido. Para ele, as politicas de salde atuais sdo generalistas e

continuam a seguir tal tendéncia em vez de se buscar a especializacéo.
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Em concordancia com falas anteriores, Saporta refor¢ou a afirmacdo de que ndo ha
muitos tratamentos disponiveis para os portadores de doencas raras. A atuacdo do poder
publico quanto a questdo é insuficiente pela falta de investimentos, o que também ocorre no
setor privado. Destaca-se, portanto, a atuacdo das associagdes de pacientes gque incentivam
acdes sociais que buscam promover a educagédo e pesquisa sobre as doencas. Tais agdes sdo
consideradas pelo pesquisador como a grande fonte de sucesso para conquistar politicas de
atencdo para doencas raras, como ja foi observado na Europa e Estados Unidos. A
coletividade dos pacientes, que representa um grande nimero de doencas raras, da volume ao
movimento por tratamentos, ja que politicas individuais para cada doenca sdo impossiveis de
ser implementadas por questées econémicas.

Ainda centrado na questdo da dispersdo de doencas, relatou as dificuldades
enfrentadas para a realizacdo de pesquisas clinicas para desenvolvimento de tratamentos para
doencas raras. Para viabilizar este tipo de atividade, seria necessario criar um sistema em rede
que englobe centros especializados capazes de captar pacientes isoladamente para a
participacdo em ensaios clinicos. Também é necessaria a educacdo médica, através da
capacitacdo em centros de exceléncia para a formacdo de especialistas em doencas raras,
combinando-se a isso a realizacdo de pesquisas. E fundamental o treinamento de médicos
generalistas que sejam capazes de encaminhar os pacientes para centros de referéncia onde
irdo receber o diagndstico, o tratamento e 0 acompanhamento adequados.

Saporta apresentou, entdo, um modelo que se baseia em dois tripés. O primeiro é
composto por apoio, assisténcia e pesquisa, elementos que possuem a competéncia de criar e
difundir informacdo sobre doencas raras. Além do acesso a informacdo, é importante que 0s
pacientes e familiares que sdo atingidos por doencas raras tenham conhecimento do que esta
sendo feito em termos de pesquisa e politicas publicas. O segundo tripé é formado por
pacientes, governo e pesquisadores/médicos, que devem trabalhar para que as pesquisas sejam
viabilizadas, seja pelo financiamento adequado ou pela reducéo da burocracia que atrapalha o
desenvolvimento de estudos cientificos no pais. Concluiu, por fim, que os pacientes que
sofrem com doencas raras necessitam que haja um avanco nas pesquisas feitas no pais, bem
como do atendimento especializado, com a participagdo do governo, das associagOes, da
academia e das familias que sdo atingidas por doencas raras.

Em intervencdo, a deputada Mara Gabrilli (PSDB/SP) colocou o problema de
importacdo de equipamentos e materiais para a realizagdo de pesquisas no pais, que muitas

vezes, pela burocracia governamental, ndo ocorre em tempo habil suficiente para o avanco
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dos estudos programados, representando um problema maior que a falta de financiamento.
Outra demanda dos portadores de doengas raras e suas familias, exposta por Gabrilli, é o
auxilio que o governo deve fornecer para que estas possuam um cuidador, para dar autonomia
ao paciente e possibilitar que membros da familia percam a oportunidade de trabalhar e gerar
renda para cuidar do membro doente. A deputada criticou, por fim, a auséncia do Ministério
da Saude nos debates sobre doencas raras e a pouca receptividade do Ministro — na época o
doutor Arthur Chioro — para atender as reivindicacdes dos parlamentares, associacdes,
pacientes e familiares. Em seguida, o deputado Marcus Pestana apontou as questdes
cotidianas que geralmente sdo levantadas pelos gestores de salde publica, como o alto gasto
despendido no tratamento de doencas raras, tornando-se até mesmo insustentavel, uma vez
que o gasto per capita do SUS ¢é de 800 reais. Pestana reforcou a necessidade de se fortalecer
uma rede de assisténcia, com a criacdo de centros especializados multidisciplinares
direcionados para doencas raras. Para finalizar, criticou a falta de informacao disponivel sobre
doencas raras no Brasil.

4.2 PROJETO DE LEI DO SENADO 530/2013

O Projeto de Lei do Senado 530, de 16 de dezembro de 2013, foi apresentado pelo
senador Vital do Régo (PMDB/PB) e “institui a Politica Nacional para Doengas Raras no
ambito do Sistema Unico de Salde; altera a Lei n° 6.360, de 23 de setembro de 1976, para
dispor sobre registro e importacdo, por pessoa fisica, de medicamentos 6rféos; e altera a Lei
n® 8.080, de 19 de setembro de 1990, para prever critério diferenciado para avaliacdo de
medicamentos orfaos”. O projeto foi despachado para as Comissdes de Assuntos Econdmicos
(CAE), na qual recebeu parecer favoravel do deputado Eduardo Suplicy (PT/SP), e de
Assuntos Sociais (CAS), na qual a senadora Ana Amélia (PP/RS) apresentou parecer na
forma de substitutivo. O substitutivo ja foi aprovado no Senado Federal e tramita na Camara
dos Deputados como PL 2657/2015.

A matéria apresentada por Vital do Régo é abrangente e cria diversas definigdes
importantes para uma politica publica direcionada a doencas raras. Assim como 0s projetos ja
citados, o PLS também define como doenca rara aquela que possui incidéncia de 65 casos a
cada 100 mil habitantes. O senador vai além ao trazer a definicdo de medicamentos 6rféos e
tratar da importacdo dos mesmos por pessoa fisica.
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Ao estruturar uma Politica Nacional para Doencas Raras no SUS, Régo propde

diversas diretrizes (art. 2), a saber:

| — elaboracéo de plano de acédo anual;

I1 — previsdo de recursos orcamentarios, em cada esfera de governo;

Il — criacdo de centros de referéncia para a atencéo a salide de pessoas com doencgas
raras;

IV — criagdo de cadastro nacional de doengas raras;

V — adocéo de politica farmacéutica que garanta o acesso dos pacientes com doenga
rara a medicamentos com efetividade clinica;

VI — edico e atualizacdo periddica de protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas de
doencas raras, conforme estabelecidos pelo art. 19-O da Lei n° 8.080, de 19 de
setembro de 1990;

VIl — incorporagdo de medicamentos com efetividade cliniqa comprovada
destinados ao tratamento de doencas raras, no ambito do Sistema Unico de Salde
(SUS);

VIl — adogdo de critérios e instrumentos regulatorios especificos para facilitar o
registro e a entrada de medicamentos destinados ao tratamento de doencas raras no
mercado nacional e no Sistema Unico de Salde, assegurando-se o atendimento aos
parametros de seguranga;

IX — produg@o e divulgacdo de indicadores epidemiologicos sobre doengas raras, de
forma a subsidiar o planejamento, 0 monitoramento e a avaliacdo da Politica;

X — estimulo & pesquisa cientifica e ao desenvolvimento cientifico e tecnolégico
voltados para prevencédo e tratamento de doencas raras, com énfase para a producéao
de novos medicamentos e imunaobiolégicos;

XI — capacitagdo de profissionais de salde e de gestores para atuacdo no ambito da
Politica, bem como de cuidadores, familiares e responsaveis;

XII — incentivo a participagdo social, com a realizacdo de conferéncias periodicas,
na forma do regulamento, para formular propostas e avaliar a¢des voltadas para a
consolidacéo e o aperfeicoamento da Politica Nacional para Doencas Raras.
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Em seguida, o senador propde iniciativas que podem ser consideradas inovadoras para
o tratamento de medicamentos 6rfdos no Brasil. Em primeiro lugar, traz uma definicdo para a
classe dessas drogas, como aquelas que visam ao tratamento de doencas raras. Em seguida,
autoriza a importacdo de medicamentos orfaos para uso individual por pessoa fisica, mesmo
que a droga ndo tenha registro no pais, sendo vedada sua comercializagdo, e propfe que a
avaliacdo dos medicamentos serd feita respeitando-se suas caracteristicas especificas e de
acordo com as determinacdes elaboradas pela autoridade sanitéria.

Ao justificar a apresentacdo do projeto, Régo coloca a importancia da Politica
Nacional de Atencgdo Integral em Genética Clinica que, embora tenha impacto relevante no
que tange o tratamento de doencas raras, ainda é insuficiente por excluir diversas
enfermidades que podem ser consideradas raras e que ndo possuem origem genética. O
senador ressalta os problemas de gestdo que impactam os portadores de doencas raras, como a
falta de pesquisa, de informacdo e de preparacdo dos profissionais de salde no diagndstico e
tratamento. Ressalta a falta de protocolos elaborados para o tratamento dessas doencas e 0
impacto, especialmente financeiro, causado pela judicializacdo de medicamentos destinados
aos pacientes.

Ele finaliza ressaltando a necessidade da elaboracdo no ambito do SUS de uma
politica publica, até entdo inexistente, que atenda de maneira devida os portadores de doencas
raras, garantindo-lhes o direito constitucional a salde.

Vital do Régo é médico e advogado, foi eleito deputado federal por dois mandatos e
senador por um mandato. Renunciou a cadeira no Senado para assumir a vaga de Ministro do
Tribunal de Contas da Unido (TCU).

A matéria foi inicialmente despachada para a Comissdo de Assuntos Econémicos
(CAE), na qual recebeu parecer favoravel pelo senador Eduardo Suplicy (PT/SP). Suplicy é
graduado em administragdo de empresas, com mestrado, doutorado e pds-doutorado em
economia. Ligado as causas sociais, apresentou em 2012 o PLS 231, destinado ao
financiamento de pesquisas para doencas raras e com definicdo de incentivos ao tratamento
semelhante ao dado as doencas negligenciadas no Brasil.

Em relatério, o senador explica a prerrogativa da comissdo em analisar o impacto
orcamentario causado pela proposicdo. Segundo ele, a aprovacdo da matéria ndo significaria
um aumento de gastos expressivos por parte do poder publico, considerando-se a aplicacao da
Politica Nacional de Atencdo Integral em Genética Clinica que, mesmo ndo abarcando

expressamente doengas raras, incluem estas naturalmente, ja que 80% das doencas raras sao
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causadas por fatores genéticos. Ressaltou, ainda, a aprovagdo por parte do Senado Federal do
PLS 231/2012, de sua autoria, que estabelece o Fundo Nacional de Pesquisa para Doencas
Raras e Negligenciadas (FNPDRN), o que ja garantiria recursos financeiros para doencas

raras. Suplicy votou pela aprovacéo integral do texto, sem incluir emendas.

421 AUDIENCIA PUBLICA

No inicio de 2014, o senador Cicero Lucena (PSDB/PB) apresentou o requerimento
24/2014 para a realizacdo de audiéncia publica na Comissao de Assuntos Econémicos (CAS)
sobre o tema “tratar sobre o acesso a medicamentos orfaos por portadores de doencas raras”.
O requerimento ndo apresenta justificativa para a realizacdo da audiéncia. Cicero Lucena é
empresario do ramo de construcdo civil, atuou ativamente nas pautas de salde enquanto
senador com a apresentacdo de projetos de lei como o PLS 162/2012, que determina um
percentual minimo da receita corrente liquida que a Unido devera aplicar anualmente em
acdes e servicos publicos de salde.

Ocorrida em dezembro de 2014, a audiéncia publica realizada na CAS reuniu
representantes do Ministério da Saude, da indUstria e de associagdes de pacientes.

A audiéncia foi iniciada por José Eduardo Fogolin, Coordenador-Geral de Alta e
Média Complexidade do Ministério da Saude, que fez uma fala voltada para a Politica
Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras. Destacou que a sociedade civil
teve ampla participacdo em sua formulacdo, porém, problemas de implementacdo foram
encontrados pelo Ministério da Salde devido as diferencas regionais encontradas na
sociedade brasileira, impedindo a execucdo uniforme da politica. Além disso, alegou nao
existirem subsidios suficientes para a informacdo e a formacdo de profissionais direcionados
para doencas raras. A norma busca cobrir desde a atencdo béasica até a atencéo especializada.
Entretanto, é evidente a dificuldade estrutural que reside no fato de o SUS carecer de
competéncias que vao desde o diagnostico ao tratamento especifico das doengas, expondo a
falta de preparo do sistema, principalmente da organizacio da rede de atencéo. E necesséria a
aproximacgdo da Unido com os estados e municipios para a implementacdo adequada da
politica.

Fogolin colocou ser fundamental o uso de medicamentos para o tratamento de doencas
raras. Uma politica especifica sobre o tema, no entanto, deve focar em outros fatores, pois
poucas enfermidades possuem tratamento medicamentoso conhecido e eficaz. Nesse sentido,

caso a norma fosse baseada em medicamentos, poucas doencgas raras seriam contempladas.
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Como ponto positivo, destacou a capacidade de incorporacdo de medicamentos e tecnologias
que poderdo promover o diagnéstico precoce de doencas raras, possibilitando o financiamento
de novos servicos especializados, muitos deles ja existentes, mas que nao sdo utilizados ha
tempo. H4, ainda, a possibilidade de incorporacdo de medicamentos e férmulas nutricionais
através da elaboracdo de PCDTSs, e da realiza¢do aconselhamento genético, ambos como parte
do SUS.

Exemplificando as agdes do Ministério da Saude, alegou que foram realizados
treinamentos de profissionais em todas as esferas de governo na atencéo basica, atraves de
orientacOes das diretrizes basicas para doencas raras. Para 2015, foram tracados objetivos de
servicos e cuidados para portadores de doencas raras, através das secretarias de salde
estaduais e municipais, além da elaboracdo de indicadores de gestdo da politica publica
vigente e da divulgacdo de informacbes referentes a doencas raras para conhecimento da
populacdo. O Ministério planeja, ainda, lancar protocolos que abarcam 19 grupos de doencas
raras, com a formacdo de aconselhadores genéticos e a elaboracdo de parametros de qualidade
para os laboratdrios que realizam exames de apoio de diagndstico.

Por fim, Fogolin destacou os avancos feitos pelo SUS, que atualmente consegue notar
a importancia da discussdo e da promocdo de uma politica para doengas raras que foque na
qualidade de vida dos pacientes. A norma estabelecida ndo busca a reducéo da judicializagéo,
ou seja, ndo é focada no acesso a medicamentos. O objetivo é aumentar qualidade de vida da
populacéo.

Clarice Petramale, presidente da CONITEC, colocou que ha um acolhimento das
doencas raras pelo SUS, e pode ser justificada a criacdo de uma politica publica especifica
para 0 tema. Como ponto central de abordagem da questdo, acredita que as acGes de maior
relevancia sdo os diagnosticos precoces, as diretrizes terapéuticas para tratamentos adequados,
o0 aconselhamento genético e o diagndstico pré-natal. Segundo Petramale, a discussao sobre o
tratamento de doencas raras ndo pode ser focada em medicamentos, pois estes ndo se mostram
eficazes em boa parte dos casos conhecidos. O objetivo da gestdo publica deveria ser a
expansdo de terapias genéticas e no tratamento de maneira mais multidisciplinar, por serem
métodos que tém se mostrado mais eficazes, devendo ser o principal alvo de investimentos
para o tratamento de doencas raras.

E necessario que os profissionais da atencdo béasica sejam mais bem orientados sobre
as doencas raras, gerando maior oportunidade de diagndstico precoce e, consequentemente,
facilitando o tratamento dos pacientes. Sobre o diagnostico neonatal, acredita ser relevante
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que os cuidados comecem a ocorrer ainda neste periodo, sendo acompanhado do
aconselhamento genético, facilitando a partir dai o entendimento por parte das familias sobre
0 que esperar da doenca.

Maria José Delgado, Diretora da Interfarma e responsavel pelas éareas de
Responsabilidade Social, Doencas Raras, Inovagdo e Biotecnologia, Descarte de
Medicamentos, Patient Advocacy e Compliance, colocou que o esforco feito pelo governo
através de uma politica publica especifica € reconhecido pela industria, mas ainda é
insuficiente frente a sua capacidade de atuacdo. Atualmente, dos 237 estudos de doencas raras
realizados no mundo, apenas quatro sdo feitos no Brasil. Em sua avaliagdo, o cenario
legislativo mundial sobre o tema mostra que os medicamentos 6rfédos devem ser encarados e
avaliados de maneira diferenciada pelas autoridades reguladoras, defendendo que a
CONITEC flexibilize os critérios de avaliacdo utilizados para que 0s medicamentos 6rfaos
possam ser avaliados de forma justa e devida, possibilitando a posterior incorporacdo. No que
se trata de pesquisas clinicas, mesmo com as dificuldades impostas pelo governo, o setor
regulado ainda investe em pesquisas para novos medicamentos e tecnologias. Destacou ainda
a importancia de se diferenciar as doencas raras das demais enfermidades existentes, através
da utilizacdo da termologia especifica para criar uma referéncia aos portadores. Por fim,
colocou que o atual modelo de precificagdo, vinculado ao registro e estabelecido pela CMED,
pode impedir a entrada de terapias inovadoras e necessarias, além de afastar novos
investimentos da industria no pais.

Maria Cecilia Oliveira, Presidente da Associacdo dos Familiares, Amigos e Portadores
de Doencas Graves (AFAG), também criticou as falas que diminuem o tratamento
medicamentoso para doencas raras. Oliveira acredita que o ideal seria a terapia genética aliada
ao uso de medicamentos, 0 que ndo ocorre atualmente. Também apontou o papel das
associacOes de pacientes no auxilio de portadores de doencas raras, principalmente na busca
de tratamentos e de assisténcia adequada, o que deveria ser papel do governo. Quanto ao
acesso aos medicamentos Orfaos, tratou do acesso por via judicial, considerado por ela como
um processo custoso e demorado, ocasionado pela falta de proatividade do governo em
incorporar tratamentos adequados para 0s pacientes.

Oliveira defendeu uma aproximacdo sincera entre o Ministério da Saude e as
associagOes de pacientes, o que significa que o governo deve buscar atender os interesses dos
portadores de doencas raras em primeiro lugar. Hoje, a industria passa por varios entraves
burocraticos para solicitar a incorporacdo de medicamentos, prejudicando o acesso por parte
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dos pacientes. A demanda por incorporacdo de medicamentos para o tratamento de doengas
raras ja existe, resta a reorganizacdo do sistema e proatividade do governo para promover o

direito a satde dos pacientes.

Respondendo as colocagdes de Delgado, Petramale tratou da questdo do preco,
alegando que as afirmacdes colocadas relevam falta de informacéo sobre o funcionamento da
CONITEC, néo sendo sua funcdo a negociacdo de precos junto a industria. Esclareceu ainda
que a CONITEC atua sob demanda e, caso haja falta de medicamentos oOrfdos no SUS,
significa que ndo h& demandas das empresas para incorporacdo de tais tecnologias. Ainda
sobre os precos praticados na venda de medicamentos 6rfdos, afirmou que ndo ha limite de
custo-efetividade, sendo a exigéncia de custos econémicos aplicavel a todas as tecnologias
avaliadas. Um medicamento ndo é desconsiderado para a incorporacdo exclusivamente por
conta do seu preco. Atualmente, o Ministério estabelece valores a serem praticados a partir do
preco médio mundial, o que ndo é bem recebido pela indUstria farmacéutica. Segundo ela,
garantir precos baixos de medicamentos Orfdos € extremamente complicado pela falta de
concorréncia do mercado. Por fim, colocou que na maioria dos paises ndo ha custeio de
tratamentos e medicamentos, mesmo quando registrados no pais, como ocorre no Brasil.

Em resposta, Maria José Delgado alegou que o registro do produto e do pre¢o devem
ser processos separados. Para ela, as especificidades dos medicamentos 6rfdos devem ser
levadas em conta pelas autoridades sanitarias do pais nos momentos de avaliacéo,
precificacdo e incorporacdo. Colocou que hd pedidos de incorporacdo de medicamentos
orfaos na CONITEC, mas ndo sdo devidamente analisados pela auséncia de um modelo
farmaco-econdmico adequado para essa modalidade de medicamentos. Ha também a
necessidade de se permitir a solicitacdo de incorporacdo de medicamentos e terapias por parte
dos pacientes, principais beneficiarios da disponibilizagéo pelo SUS.

A senadora Ana Amélia (PP/RS), também presente, colocou a importancia do PLS
530/2013, do qual ¢ relatora na CAS, pela necessidade de se criar um conceito preciso para
medicamentos 0rfaos, o que ndo é feito pela politica publicada pelo Ministério da Saude.
Também relatou o interesse que a sociedade tem mostrado pela matéria, pelo alto grau de

contribuicbes que seu gabinete vém recebendo para a apresentagdo de um texto final.
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4.2.2 SUBSTITUTIVO AO PLS 530/2013

O substitutivo apresentado pela senadora Ana Amélia altera, majoritariamente, a
redacdo da iniciativa proposta pelo senador Vital do Régo, e traz em maior detalhamento
questdes relacionadas ao tratamento pelo poder publico e formas de acesso a medicamentos
orféos.

Em primeiro lugar, o substitutivo trata do registro, relacionando-o com um dos
problemas impostos a pesquisa clinica e comprovagdo de eficacia de medicamentos o6rféos: a
quantidade insuficiente de pacientes para a participacdo de estudos que viabilizem o registro
dos medicamentos. Indo além, a proposta altera critérios de avaliacdo e determinacdo de
precos, impostos pela CMED, ao estabelecer que estes devam ser definidos considerando as
especificidades dos medicamentos 6rfaos. Além disso, no que se refere a revisdo dos valores a
serem praticados em territdrio nacional, a referéncia para alteracdes deve ser feita estritamente
considerando outros medicamentos classificados como 6rfaos. A proposta também se adéqua
a determinacdo inicial dos precos de tais drogas.

Quanto a dispensacdo dos medicamentos Orfdos, a senadora propde (art 19-M do

substitutivo) as seguintes diretrizes:

| — cadastramento do paciente em base de dados nacional;

Il — atendimento da prescri¢do, acompanhada de relatério médico, realizada por
profissional de saude legalmente habilitado e em exercicio no Sistema Unico de
Saude ou em servicos privados de assisténcia a salde;

I11 — obrigatoriedade de renovagdo da prescri¢do a cada seis meses;

IV — dispensacdo imediata e fornecimento ininterrupto, para evitar atraso ou
descontinuidade do tratamento.

Por fim, altera pontos relacionados ao trabalho desenvolvido pela CONITEC,
especialmente na producdo de PCDTs de doencas raras que visam a incorporacdo de
medicamentos Orfdos. Nesses casos, a comissdo deverd realizar foruns de discussdo com
especialistas e associacdes de pacientes. Ainda mais relevante, na avaliacdo de incorporacao
de medicamentos orféos, o substitutivo determina que os resultados que tratam da efetividade

clinica devem ter precedéncia sobre a analise de custo-efetividade.
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O substitutivo apresentado pela senadora Ana Amélia foi aprovado no dia 05 de
agosto de 2015, em carater terminativo, seguindo para a apreciacdo da Camara dos
Deputados.

43 ANALISE

E possivel observar que a discussdo sobre doencas raras e medicamentos 6rfaos é
negligenciada nos debates dentro do proprio campo da salde. Muitas criticas feitas a
judicializacdo e seu impacto pouco consideram as caracteristicas das doencas raras e dos
tratamentos de alto custo relacionados a elas, revelando que ha um longo caminho a ser
trilhado até que a questdo ganhe algum protagonismo.

Em primeiro lugar, a literatura geral sobre judicializacdo da salude desconsidera em
termos financeiros os impactos produzidos pela demanda de medicamentos sem registro. Em
termos quantitativos de pedidos de acesso por via judicial, tais drogas sdo consideradas
minoria, uma porcentagem praticamente insignificante. Como foi colocado anteriormente, boa
parte dos medicamentos 6rfaos ndo possuem registro na Anvisa pelas condi¢cdes de mercado e
pela burocracia que desfavorece a entrada desses produtos no pais. Entretanto, o alto custo
dessas drogas possui, muitas vezes, um impacto orcamentario muito mais relevante que o da
judicializacdo de medicamentos com registro no pais. Retomamos aqui o exemplo do
medicamento 6rfdo Soliris que, como mencionado anteriormente, ndo possui registro no pais
e é o principal gasto do Ministério da Satde com a judicializacdo; cerca de R$55 milhdes
foram gastos com ele em cinco anos.

Os medicamentos 6rfdos sdo pouco mencionados na literatura geral sobre assisténcia
farmacéutica ou sobre judicializacdo da salde. Pouco se discute, e muito se critica, quanto ao
direito ao acesso a tratamentos mais complexos e quanto a como o poder publico pode agir
para atender os portadores de doencas raras de maneira integral considerando a
individualidade desses pacientes. As analises apontam muito para os problemas gerados pela
judicializacdo, mas ndo apontam solucdes alternativas para questes peculiares que precisam
ser englobadas pelo SUS para promover, de fato, seus principios.

No que tange a literatura especifica sobre a situagdo de doencas raras e medicamentos
orfaos, a discussdo sobre a carga financeira que atinge as familias dos portadores de doencas
raras se restringe ao acesso a medicamentos e tratamentos de alto custo, geralmente
inacessiveis sem o auxilio monetario do Estado. Os problemas véo além, pois em grande parte

dos casos familiares deixam de trabalhar para oferecer assisténcia ao portador de doenca rara,
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a qual incapacita o paciente a viver de forma independente e autbnoma. Um gargalo nas
discussdes sobre doencas raras e maneiras de solucionar problemas que afetam as familias
financeiramente é a elaboragdo de uma politica especifica de cuidadores custeada pelo Estado.

Quanto a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras, valem
algumas consideragdes. Mesmo com os esfor¢os apresentados pelo Ministério da Saude para a
elaboracdo, de forma colaborativa e com a contribuicdo de especialistas, a referida politica
ficou muito aquém do ideal para o tratamento de pessoas com doencas raras. E importante
ressaltar que a definicdo de doenca rara, tirando o pais do limbo quanto ao conceito, foi uma
acao de extrema relevancia que gerou espacgo para a discussao sobre o tema.

Mesmo prevendo a incorporacdo de tratamentos para doencas raras e, posteriormente
ter sido estabelecido pelo Ministério da Saude a priorizacdo na elaboracéo de PCDTs para tais
enfermidades, a politica ndo relaciona as doencas raras aos medicamentos orfdos, ou sequer
menciona tais drogas, deixando como vigente o entendimento dado pela Anvisa sobre sua
classificacdo. Ou seja, a Politica que visa a redugdo dos impactos causados pelas doengas
raras ignora por completo os tratamentos medicamentosos disponiveis no mercado que foram
elaborados especificamente para essas males. A partir de tal constatacédo, é possivel concluir
que ndo h4, dentro da norma, nenhuma solucdo aos problemas encontrados pela avaliacdo
inadequada e indistinta dos demais medicamentos para 0s processos de registro, precificacao e
incorporacdo de medicamentos Orfdos e, consequentemente, ndo ha efeito direto sobre sua
judicializacdo e ndo cria incentivos para sua entrada no pais.

A Portaria traz, ainda, como responsabilidade do Ministério da Salde a promocéo de
pesquisas sobre doencas raras. Entretanto, ndo cria mecanismos que solucionem os problemas
encontrados pela academia e pela industria para a inovacdo tecnoldgica direcionada para
doencas raras, como a falta de nimero de pacientes em nimero suficiente para a realizagdo de
uma pesquisa clinica, ndo criando, consequentemente, condi¢des para o desenvolvimento de
novos farmacos em territorio nacional que poderiam diminuir a dependéncia de medicamentos
importados.

Nas regras de financiamento estabelecidas também ndo consta nenhuma porcentagem
ou valor especifico direcionado para a realizagdo de pesquisas que visam & inovacao
tecnologica ou a novos tratamentos. Além disso, a partir do financiamento tripartite, é apenas
estabelecido que é responsabilidade da Uni&o a aquisi¢do dos medicamentos de média e alta
complexidade, mas ndo é estabelecida a divisdo percentual dos gastos extras que certamente
serdo financiados pelos estados e municipios, que atualmente sofrem para cobrir os gastos

77



com a saude. A Politica também n&o estabelece a criagdo de um planejamento orcamentario
direcionado as doencas raras.

Como dito por José Eduardo Fogolin, em audiéncia publica do Senado, a politica ndo
tem como objetivo a diminuicdo da judicializacdo de medicamentos Orfaos e, considerando o
alto custo destes medicamentos e sua auséncia nos PCDTSs, a via judicial continua sendo o
principal meio de acesso a medicamentos Orfaos.

Quanto as discussdes sobre doencas raras e medicamentos Orfaos no Poder
Legislativo, destaco algumas questdes. Retomando novamente a questdo dos cuidadores,
observa-se que o tema foi pouco abordado dentro das audiéncias publicas e sequer foi
mencionado pelos projetos de lei e seus substitutivos. Apenas a deputada Mara Gabrilli
apontou a questdo como relevante, mas nao houve aprofundamento sobre o tema.

Observa-se que o PL 1606/2011, por si s0, traz poucas propostas quanto a formas de
tratamento para os portadores de doencas raras. O texto apresentado por Marcal Filho é raso
ao abordar os tratamentos medicamentosos para doencgas raras e traz apenas dois pontos de
minima relevancia: a possibilidade de dispensa de licitacdo para a compra de tais drogas e a
sua dispensacdo independente de sua presenca no rol de medicamentos excepcionais. O autor
ndo chega a abordar os medicamentos 6rfaos ou problemas relacionados a burocracia que
envolve sua vigilancia. O PL 2669/2011, do deputado Jean Wyllys, é claramente mais
abrangente, pois traz pela primeira vez a ideia de uma politica que trate de doencas raras no
ambito legislativo, ndo se limitando apenas ao tratamento medicamentoso, estabelecendo
diretrizes no SUS que estruturam o acesso aos portadores de doencgas raras ao direto a salde e
inclui explicitamente o fornecimento de drogas 0rfas.

O substitutivo apresentado pelo relator da CSSF Darcisio Perondi amplia ainda mais a
questdo e consegue englobar as iniciativas propostas pelos deputados Marcal Filho e Jean
Wyllys, indo além em alguns aspectos. Certamente houve contribui¢cGes da sociedade civil
para o texto apresentado por Perondi, j& que aborda algumas questbes de forma pioneira.
Primeiro, estabelece mecanismos diferenciados para o registro e a avaliagdo para a
incorporacdo de medicamentos 6rfaos no SUS. Entretanto, vale observar que o substitutivo
oferecido pela senadora Ana Amélia ao PLS 530/2013 traz a mesma proposta, mas estabelece
regras para que a analise seja, de fato, diferenciada, como a precedéncia da eficacia clinica em
relacdo a andlise de custo-efetividade — uma resposta as criticas feitas na bibliografia sobre
judicializagdo de medicamentos 6rfdos e 0 uso de modelo ATS para sua avaliagdo tecnoldgica
—, e a realizacdo de debates com especialistas e associagdes de pacientes na elaboracdo de
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PCDTs de doencas raras, tendo em vista que as reunides realizadas pela CONITEC séo
sigilosas e ndo permite a participacdo da sociedade civil. A proposta feita pela senadora traz
maior envolvimento da sociedade no processo de incorporacdo de drogas 6rfas, tornando o
processo mais transparente e aperfeicoando uma das diretrizes que compde o SUS: a
participacao popular na gestdo da saude publica.

Os dois substitutivos convergem quando preenchem a lacuna deixada pela Portaria
199/2014 ao relacionarem o tratamento de doencas raras ao uso de medicamentos orfaos. A
aproximacdo € importante, pois pressiona para que o debate em torno do tratamento de
doencas raras aponte 0 uso de medicamentos 6rfdos como a melhor forma de tratamento,
constrangendo a ideia de incorporacdo de outros medicamentos que apenas reduzem os efeitos
das doencas, mas ndo retardam seu desenvolvimento, como foi exposto na bibliografia.

Ainda de forma comparativa, 0s dois substitutivos analisados também tratam dos
processos estabelecidos pela CMED. O texto de Perondi fica, entretanto, aquém das
necessidades apresentadas pela industria quando trata da precificacdo por parte do governo. O
deputado se prende mais aos tramites burocraticos e aos prazos para a liberacdo dos
medicamentos 0rfdos no mercado, ao estabelecer que anélise por parte da CMED deva ocorrer
concomitantemente com a analise de concessdo de registro feita pela Anvisa. O texto de Ana
Amélia interfere de forma mais incisiva nas atividades de regulacdo de mercado, propondo, de
fato, que os medicamentos 6rfdos passem por critérios de avaliacdo diferentes dos
medicamentos para doencas prevalentes, isto €, que realmente atenda as especificidades das
drogas 6rfas e considere seu alto valor.

E interessante observar que, diferentemente do substitutivo ao PL 1606/2011, o texto
da senadora ndo delega a Anvisa a competéncia de atribuir a um medicamento o status de
orfao, um problema bem colocado na bibliografia sobre o tratamento que esses farmacos
recebem no Brasil. Portanto, para que as propostas da senadora Ana Amélia tenham efeito
pratico, é necessario que a Anvisa tenha a possibilidade de qualificar um medicamento como
orfao e, por conseguinte, este possa receber tratamento diferenciado diante dos processos de
registro, precificacdo e avaliacdo tecnologica.

Na justificacdo apresentada pelo deputado Darcisio Perondi, ele coloca que foi
excluida do texto a qualificacdo de portadores de doengas raras como pessoas com
deficiéncia. O PLS 530/2013 e seu substitutivo sequer relacionam as questdes. Tal exclusdo
pode acarretar em prejuizos para os portadores de doengas raras, tendo em vista que: (a) o
debate sobre direitos das pessoas com deficiéncia possui maior visibilidade dentro da
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sociedade, sendo muito mais reconhecido e reivindicado cotidianamente; (b) a legislagdo
sobre os direitos das pessoas com deficiéncia ja existe e estd mais bem consolidado do que os
portadores de doencas raras e; (c) considerando gque as doencas raras levam seus portadores a
uma situacdo de deficiéncia, esta pode se manifestar tarde na vida, como € o caso de
portadores de Esclerose Lateral Amiotréfica (ELA), sendo necessario promover o direito
dessas pessoas o quanto antes.

Quanto ao PLS 530/2013, o senador Vital do Régo traz uma proposta de criacdo de
uma Politica Nacional de Doencas Raras com o foco no acesso a medicamentos. O
substitutivo da senadora Ana Amélia expande a ideia inicial e trata de forma minuciosa
questdes relevantes sobre a incorporacdo, 0 registro e a precificacdo dos medicamentos
orféos, como mencionado anteriormente.

Focando na questdo da judicializacdo em si, o senador propde a compra de
medicamentos Orfaos por pessoas fisicas, mesmo que este ndo tenha registro, desde que ndo
seja para fins de comercializagdo. Embora apresente uma solugdo para 0 acesso a
medicamentos ainda ndo fornecidos no pais, alguns pontos quanto a esse artigo devem ser
ressaltados. Em primeiro lugar, a importacdo de medicamentos sem registro ndo soluciona o
problema apontado da falta de garantia sobre questdes relacionadas a seguranca e a eficacia
do medicamento, umas das grandes criticas apontadas na judicializacdo de tais drogas.
Retoma-se, também, a questdo da autoridade da prescricdo médica, como documento absoluto
que sobrepBe até questbes de vigilancia sanitaria. Neste caso, ainda é mantida a falta de
incentivo para que a indUstria entre com o processo de registro no pais e passe pelos processos
burocraticos para sua comercializacdo. Em segundo lugar, considerando que o alto valor dos
medicamentos apontados torna-os praticamente impossiveis de serem adquiridos por via
particular, mesmo com a possibilidade de compra por pessoa fisica, ha a grande possibilidade
que estas recorram ao Estado para pagar a conta através da judicializacdo. O proposto pelo
senador sO teria impactos sobre a judicializacdo caso fosse estabelecida uma politica de
reembolso por parte do governo, a exemplo do que acontece em alguns paises europeus.

O substitutivo oferecido ao PLS 530/2013 traz como proposta a dispensacdo imediata
e interrupta de medicamentos Orfdos. Entretanto, seria interessante que o texto trouxesse,
como fez o texto original do PL 1606/2011, a possibilidade de dispensa de licitagdo para a
compra de medicamentos para doengas raras, eliminando eventuais barreiras burocraticas que

podem ser colocadas na distribuicdo de medicamentos 6rféos.

80



Por fim, uma critica colocada pela bibliografia, e que ndo encontra nenhuma resposta
nas propostas feitas pelo Poder Legislativo, é a existéncia de um oOrgdo especifico para
doencas raras. A questdo foi levantada na audiéncia publica feita no Senado Federal, através
de pergunta recebida pelo gabinete do senador Cicero Lucena. A resposta de José Eduardo
Fogolin, representante do Ministério da Saude na ocasido, é que a criacdo de uma
coordenacdo especifica para cada modalidade de enfermidade existente ndo é possivel e
fragmentaria as politicas criadas. No entanto, o argumento dado € contraditorio quando se fala
em qualificar o desenvolvimento cientifico do pais em doencas raras, trazendo mais qualidade
de vida aos seus portadores, quando ndo ha 6rgdos especializados e qualificados, que
busquem trazer incentivos para desenvolver tais incentivos em conjunto com a sociedade civil

e a industria.
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5. CONCLUSAO

A Constituicdo Federal de 1988 definiu o Estado como provedor do direito a satde da
populacdo de forma universal, integral e com equidade através da criacdo do Sistema Unico
de Saude, sendo a sua gestdo e seu financiamento responsabilidade da Unido, dos estados e
dos municipios. Certamente ndo foram previstos, durante a elaboracdo do texto constitucional,
as transformacdes e 0s avancos tecnoldgicos do setor de saude, o avango da medicina — que a
cada dia descobre novas doengas e formas de trata-las — e a complexidade dos fatores que
podem ser incluidos no direito a saude.

Ao se responsabilizar pela promocdo do direito a salude, o Estado brasileiro deve
garantir a melhoria da qualidade de vida da populacdo de forma integral, o que nos ultimos
anos tém extrapolado as medidas democraticas impostas pela constituicdo. A partir dos anos
90, os portadores de HIV deram inicio a préatica da judicializacdo da satde, quando buscavam
tratamentos medicamentosos que estavam fora de seu alcance para garantir sua vida. Desde
entdo, a judicializacdo tem se tornado um fendmeno complexo no campo da salde, pois ao
mesmo tempo em que promove um direito constitucional, traz complicacbes que envolvem
desde o langamento de novos produtos — muitas vezes sem comprovacao alguma de eficacia —
, até a ligacdo entre associacOes de pacientes, médicos e industria farmacéutica em acdes
contra o Estado.

Nos ultimos anos, o pais tem sofrido com a sobrecarga financeira causada pelos
medicamentos Orfaos, que possuem alto custo e sdo altamente judicializados e, por isso, ndo
se enquadram no ciclo da assisténcia farmacéutica, que tem como fator central o planejamento
para a aquisicdo de medicamentos. Claramente, os demandantes de medicamentos 6rfaos
estdo visando a apenas uma coisa: garantir sua sobrevivéncia em um contexto em que nada
funciona ao seu favor. Além disso, o cenario altamente burocratico do pais ndo traz incentivos
para que tais drogas sejam aqui comercializadas, muito menos por precos que possam ser
considerados razoaveis, levando a propria industria a tornar a judicializacdo dos
medicamentos 6rfdos uma forma alternativa de comércio de seus produtos.

A judicializacdo da salde traz diversas tensGes entre os Poderes Executivo e
Judiciario. O primeiro se vé prejudicado na execucdo de suas politicas, enquanto o segundo
toma decisdes visando cumprir a Constituicdo, mesmo que isto signifique agir sem qualquer
conhecimento técnico sobre a satde. O Poder Legislativo surge, entdo, como uma terceira via
que pode trazer solugdes para este impasse.
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Com inicio em 2011, a discussdo sobre doencas raras e medicamentos 6rfdos caminha
de forma lenta dentro do Congresso Nacional, j& que os dois principais projetos que trazem
qualquer impacto na judicializacdo de medicamentos 6rfaos demoraram ao menos dois anos
para ter qualquer movimentacao significante. Mesmo com a realizacédo de foruns e audiéncias
publicas, as discussGes pouco abordam a judicializacdo e os impactos trazidos por ela, e ndo
estimulam o andamento dos projetos de lei que poderiam ter impacto consideravel na vida dos
portadores de doencas raras.

Também é observada a dificuldade do dialogo com o Poder Executivo. E certo que o
crescimento do debate sobre doencas raras no Legislativo especialmente em 2013 levou a
publicacdo da Portaria 199/2014, que institui a Politica Nacional de Atencdo Integral as
Pessoas com Doencas Raras, uma norma insuficiente que ndo se atenta, em momento algum,
para os problemas causados pela judicializacdo e ndo promove melhorias no cenario brasileiro
para 0 avango de pesquisas, além de trazer incentivos para a industria trazer novos
medicamentos para o pais.

Entre os projetos analisados, ainda que proponham a tentativa de melhorar o acesso de
portadores de doencas raras aos medicamentos 6rfaos, os textos iniciais do PL 1606/2011, do
PL 2669/2011, e do PLS 530/2013 ainda eram muito timidos em promover acdes que
poderiam trazer mudancas nas agdes judiciais para tratamentos medicamentosos de alto custo.
Isso foi certamente ampliado com a apresentacdo dos textos substitutivos por parte do
Deputado Darcisio Perondi e da Senadora Ana Amélia, que admitiram ter recebido diversas
contribuicdes para a elaboracdo da minuta final. Este foi, certamente, um processo importante,
pois abriu espacgo para que as associacdes e a industria trouxessem reivindicacoes sélidas que,
caso atendidas, podem trazer melhorias no tratamento de doencas raras.

E possivel observar, entretanto, que mesmo que acarrete na diminuicdo da
judicializagdo, a aprovacdo das duas propostas ainda ndo trazem um cenario ideal que resolve
todos os problemas. Destaco aqui a questdo dos medicamentos sem registro que, em caso de
aprovacdo das matérias, ainda podem entrar no pais sem serem submetidos a processos de
vigilancia sanitaria que sdo de extrema importancia para a promocao da saude de maneira
responsavel por parte do Estado.

Por fim, as mudangas apresentadas pelos substitutivos em relacdo aos projetos
originais, como ja mencionado anteriormente, mostram a relevancia do Poder Legislativo e
sua acessibilidade para a elaboracao de politicas publicas que atendam, de fato, aos interesses
dos pacientes e seus familiares na construcio do direito a satide do pais. E perceptivel que a
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discussdo sobre doengas raras neste ambito foi uma forma de chamar a atengao para o Poder
Executivo sobre a questdo, levando a publicacdo de atos normativos que focam nesta
categoria de enfermidade.

Quanto a judicializacdo da saude em si, 0 assunto tem chamado cada vez mais a
atencdo do governo e sociedade civil, e mais acdes devem ser tomadas, principalmente por se
tratar de um fendmeno crescente. Inicialmente pelo impacto financeiro em um cenario de
crise econdmica, em que o Ministério da Saude tem sofrido profundos cortes or¢camentarios e
tem sacrificado programas estratégicos na promoc¢édo da saude, como é o caso do Farmécia
Popular, que néo receber4 verba suficiente em 2016, No caso de medicamentos de alto
custo, mesmo sem a mudanca profunda de cenario para criar incentivos reais para seu
desenvolvimento e sua comercializacdo no pais, 0 governo tem buscado aumentar seu poder
de barganha para amortecer precos e torna-los mais acessiveis a populagdo, como a compra
coletiva por paises do Mercosul, como ja mencionado anteriormente.

No ambito do Poder Legislativo, outras discussdes estdo sendo levantadas e abordam a
judicializacdo da politica de forma geral. Um exemplo é o avanco da discussdo sobre o PL
8058/2014, de autoria do Deputado Paulo Teixeira (PT/SP), que “institui processo especial
para o0 controle e intervencdo em politicas publicas pelo Poder Judiciario e da outras
providéncias”. O posicionamento do Congresso Nacional frente a temas que abordam o
Executivo e o Judiciario é extremamente importante, principalmente para reforcar seu papel
como representante da sociedade no cenario institucional.

Conclui-se que as discussdes sobre doencas raras e medicamentos érfaos avancam,
mesmo que de forma lenta, dentro do Congresso Nacional, principalmente se considerarmos
0s ultimos dois anos, em que 0s crescentes gastos com medicamentos de alto custo fornecidos
em resposta a demandas judiciais tém onerado as contas governamentais de forma
significativa. As propostas analisadas solucionam alguns problemas apontados pela
bibliografia ap0s a apresentacdo de seus respectivos substitutivos, principalmente a tratar de
formas diferenciadas para a incorporacdo de medicamentos oOrfdos e ao relaciona-los,
diretamente, com o tratamento de doengas raras.

Embora se tratem de processos demorados e que ndo solucionam o problema de forma

completa, as discussdes sobre o direito a saude tém avangado, trazendo maior consciéncia a

11 Conforme reportagem veiculada no Estaddo em 28 de setembro de 2015. Disponivel em:

http://saude.estadao.com.br/noticias/geral,governo-zera-repasse-de-recursos-para-farmacia-popular-em-
2016,1770428>. Acesso em: 13 dez. 2015.
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populacdo sobre seus direitos e as formas (muitas delas novas) de demanda-los perante o
Estado. Ainda estamos muito longe de implementar uma politica ideal para os portadores de
doencas raras, mas 0s avangos conquistados sao significativos e trazem uma nova realidade

para a saude no Brasil.

85



REFERENCIAS BIBLIOGRAFICAS

AITH, Fernando et al. Os principios da universalidade e integralidade do SUS sob a
perspectiva da politica de doencas raras e da incorporacdo tecnolégica. Revista de Direito
Sanitario, v.15, n.1, p.10-39, jul. 2014. Disponivel em:
<http://www.revistas.usp.br/rdisan/article/view/82804>. Acesso em: 11 dez. 2015.

AITH, Fernando Mussa Abujamra. O direito a salde e a politica nacional de atencéo integral
os portadores de doencas raras no Brasil. Jornal Brasileiro de Econ. da Saude, suplemento
1, p.4-12, 2014. Disponivel em: http://www.jbes.com.br/images/edicao-especial2014/jbes-

especial01.pdf>. Acesso em: 11 dez. 2015.

ARAUJO, Denizar Vianna. Limitacdes dos métodos de ATS para decisdo de incorporacao de
tecnologias para doencas raras. Jornal Brasileiro de Econ. da Saude, suplemento 1, p.24-29,

2014. Disponivel em: http://www.jbes.com.br/images/edicao-especial2014/jbes-

especial04.pdf. Acesso em: 11 dez. 2015.

BAPTISTA, Tatiana Wargas de Faria; MACHADO, Cristiani Vieira; LIMA, Luciana Dias
de. State responsibility and right to health in Brazil: a balance of the Branches' actions. Ciénc.
saude coletiva, Rio de Janeiro, v. 14, n.3, p.829-839, mai./jun. 2009. Disponivel em: <
http://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S1413-
81232009000300018&Ing=en&nrm=iso>. Acesso em: 11 dez. 2015.

BRASIL. Conselho Nacional de Salde. Resolugdo n. 338, de 06 de maio de 2004. Brasil,
2004. Disponivel em:
<http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/cns/2004/res0338_06_05_2004.htmlI>. Acesso em:
11 dez. 2015.

BRASIL. Conselho Nacional de Secretarios de Salde. Assisténcia Farmacéutica no SUS.
Brasilia: CONASS, 2011, 186p. (Colecdo Para Entender a Gestdo do SUS - 2011, v.7).
Disponivel em: <http://www.conass.org.br/colecao2011/livro_7.pdf>. Acesso em: 11 dez.
2015.

BRASIL. Conselho Nacional de Secretarios de Salde. Assisténcia Farmacéutica no SUS.
Brasilia: CONASS, 2011, 186p. (Cole¢do Para Entender a Gestdo do SUS - 2011, v.7,

Atualiazacdo Junho/2015). Disponivel em: <
86


http://www.jbes.com.br/images/edicao-especial2014/jbes-especial01.pdf
http://www.jbes.com.br/images/edicao-especial2014/jbes-especial01.pdf
http://www.jbes.com.br/images/edicao-especial2014/jbes-especial04.pdf
http://www.jbes.com.br/images/edicao-especial2014/jbes-especial04.pdf

http://www.conass.org.br/biblioteca/pdf/atualizacao-2015/L07_Assis-Farmaceutica-no-
SUS_jun2015.pdf>. Acesso em: 11 dez. 2015.

BRASIL. Conselho Nacional de Secretarios de Saude. Vigilancia em Saude. Brasilia:
CONASS, 2011, 113p. (Colecédo Para Entender a Gestdo do SUS - 2011, v.6, p.Il). Disponivel

em: <http://www.conass.org.br/colecac2011/livro_6.pdf>. Acesso em: 11 dez. 2015.

BRASIL. Constituicdo (1988). Constituicédo [da] Republica Federativa do Brasil. Brasilia:
Senado Federal, 1988.

BRASIL. Decreto n. 7.508, de 28 de junho de 2011. Regulamenta a Lei no 8.080, de 19 de
setembro de 1990, para dispor sobre a organizagdo do Sistema Unico de Salde - SUS, o
planejamento da salde, a assisténcia a saude e a articulagdo interfederativa, e da outras
providéncias. Brasil, 2011. Disponivel em: <http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/ ato2011-
2014/2011/decreto/D7508.htm>. Acesso em: 11 dez. 2015.

BRASIL. Define normas de regulacéo para o setor farmacéutico, cria a Camara de Regulacéo
do Mercado de Medicamentos - CMED, altera a Lei n° 6.360, de 23 de setembro de 1976, e
da outras providéncias. Medida proviséria n® 123, de 26 de junho 2003. Brasil, 2003.
Disponivel em: <http://www3.dataprev.gov.br/sislex/paginas/45/2003/123.htm>. Acesso em:
11 dez. 2015.

BRASIL. Lei n. 10.742, de 6 de outubro de 2003. Define normas de regulacéo para o setor
farmacéutico, cria a Camara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos - CMED e altera a
Lei no 6.360, de 23 de setembro de 1976, e da outras providéncias. Brasil, 2003. Disponivel
em: <http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/leis/2003/L10.742.htm>. Acesso em: 11 dez.
2015.

BRASIL. Lei n. 6.360, de 23 de setembro de 1976. Dispde sobre a vigilancia sanitaria a que
ficam sujeitos os medicamentos, as drogas, 0s insumos farmacéuticos e correlatos,
cosméticos, saneantes e outros produtos, e da outras providéncias. Brasil, 1976. Disponivel
em: <http://www2.camara.leg.br/legin/fed/lei/1970-1979/lei-6360-23-setembro-1976-357079-
normaatualizada-pl.ntmlI>. Acesso em: 11 dez. 2015.

BRASIL. Lei n. 8.142, de 28 de dezembro de 1990. Dispde sobre a participacdo da
comunidade na gestdo do Sistema Unico de Salde (SUS) e sobre as transferéncias

intergovernamentais de recursos financeiros na area da salude e da outras providéncias. Brasil,
87



1990. Disponivel em: <http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/LEIS/L8142.htm>. Acesso em:
11 dez. 2015.

BRASIL. Lei n. 8080, de 19 de setembro de 1990. Dispde sobre as condicdes para a
promocdo, protecdo e recuperacdo da saude, a organizacdo e o funcionamento dos servicos
correspondentes e da& outras providéncias. Brasil, 1990. Disponivel em: <
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/Leis/L8080.htm>. Acesso em: 11 dez. 2015.

BRASIL. Lei n® 9.782, de 26 de janeiro de 1999. Define o Sistema Nacional de Vigilancia
Sanitéria, cria a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria, e d& outras providéncias. Brasil,
1999. Disponivel em: http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/leis/L9782.htm. Acesso em: 11
dez. 2015.

BRASIL. Ministério da Saude. DispGe sobre as regras de financiamento e execucdo do
Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica no ambito do Sistema Unico de
Saude (SUS). Portaria n. 1.554, de 30 de julho de 2013. Brasil, 2013. Disponivel em:
<http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2013/prt1554 30 _07_2013.html>. Acesso em:
11 dez. 2015.

BRASIL. Ministério da Saude. Institui a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas
com Doencas Raras, aprova as Diretrizes para Atencdo Integral as Pessoas com Doencas
Raras no ambito do Sistema Unico de Sadde (SUS) e institui incentivos financeiros de
custeio.  Portaria n. 199, de 30 de janeiro de 2014. Brasil, 2014. Disponivel em:
<http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2014/prt0199 30 01 2014.htmlI>. Acesso em:
11 dez. 2015.

BRASIL. Ministério da Saude. Institui a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas
com Doengas Raras, aprova as Diretrizes para Atencdo Integral as Pessoas com Doencas
Raras no ambito do Sistema Unico de Satde (SUS) e institui incentivos financeiros de
custeio. Portaria n. 199, de 30 de janeiro de 2014. Brasil, 2014. Disponivel em:
http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2014/prt0199 30 _01_2014.html. Acesso em: 11
dez. 2015.

BRASIL. Ministério da Satde. Institui, no dmbito do Sistema Unico de Satde (SUS), a
Politica Nacional de Atencéo Integral em Genética Clinica. Portaria n. 81, de 20 de janeiro de
2009. Brasil, 2009. Disponivel em:

88


http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/Leis/L8080.htm
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/leis/L9782.htm
http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2014/prt0199_30_01_2014.html

<http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2009/prt0081_20_01_2009.html>. Acesso em:
11 dez. 2015.

BRASIL. Ministério da Saude. Politica Nacional de Atencao Integral as Pessoas com Doencas
Raras no SUS. Apresentacdo, 2014. Disponivel em: <http://www19.senado.gov.br/sdleg-
getter/public/getDocument?docverid=2b2e8f25-eal7-434b-87e3-d27e84decaf0;1.0>. Acesso
em: 11 dez. 2015.

BRASIL. Regulamenta a Lei no 8.080, de 19 de setembro de 1990, para dispor sobre a
organizac&o do Sistema Unico de Saude - SUS, o planejamento da satide, a assisténcia a satde
e a articulacdo interfederativa, e d& outras providéncias. Decreto n° 7.508, de 28 de junho de
2011. Brasil, 1990. Disponivel em: http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/ ato2011-
2014/2011/decreto/D7508.htm. Acesso em: 11 dez. 2015.

BRASIL. Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos — Ministério da Saude.
Torna publica a decisdo de aprovar a priorizacdo de Protocolos Clinicos e Diretrizes
Terapéuticas (PCDT) para doengas raras no ambito do Sistema Unico de Satde - SUS.
Portaria n. 19, de 26 de maio de 2015 Brasil, 2015. Disponivel em:
<ftp://ftp.saude.sp.gov.br/ftpsessp/bibliote/informe_eletronico/2015/iels.maio.15/1els97/U_PT
-MS-SCTIE-19_260515.pdf>. Acesso em: 11 dez. 2015.

BRASIL. Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos do Ministério da Salde -
Comissdo Nacional de Incorporacéo de Tecnologias no SUS. PETRAMALE, Clarice Alegre.
Incorporagdo  Tecnolégica no SUS. Apresentacdo, 2015. Disponivel em:
<http://download.rj.gov.br/documentos/10112/607009/DLFE-
49204.pdf/PalestralncorporacaoTecnologicanoSUSClariceA.Petramale.pdf>. Acesso em: 11
dez. 2015.

CHIEFFI, Ana Luiza; BARATA, Rita Barradas. Judicializagdo da politica publica de
assisténcia farmacéutica e equidade. Cad. Saude Publica, Rio de Janeiro, v.25, n.8, p.1839-
1849, ago. 2009. Disponivel em:
<http://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S0102-
311X2009000800020&Ing=en&nrm=iso>. Acesso em: 11 dez. 2015.

CHIEFFI, Ana Luiza; BARATA, Rita de Cé&ssia Barradas. Acles judiciais: estratégia da

industria farmacéutica para introducdo de novos medicamentos. Rev. Saude Publica, Séo

89


http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_ato2011-2014/2011/decreto/D7508.htm
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_ato2011-2014/2011/decreto/D7508.htm

Paulo, v.44, n.3, p.421-429, jun. 2010. Disponivel em:
<http://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S0034-
89102010000300005&Ing=en&nrm=iso>. Acesso em: 11 dez. 2015.

DELDUQUE, Maria Célia; CASTRO, Eduardo Vazquez de. A Mediacdo Sanitaria como
alternativa viavel a judicializacdo das politicas de satude no Brasil. Saude debate, Rio de
Janeiro, v.39, n.105, p.506-513, jun. 2015. Disponivel em:
<http://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S0103-
11042015000200506&Ing=en&nrm=iso>. Acesso em: 11 dez. 2015.

FEDERHEN, Andressa et al. Pesquisa clinica e doencgas raras: a situagdo no Brasil. Jornal
Brasileiro de Econ. da Saude, suplemento 1, p.17-23, 2014.  Disponivel em:
<http://www.jbes.com.br/images/edicao-especial2014/jbes-especial03.pdf>. Acesso em: 11
dez. 2015.

FORMENTI, Ligia. Mercosul estuda compra conjunta de medicamentos de alto custo:
medicamentos para doencas raras sdo fortes candidatos a entrarem na lista; ideia é aumentar
poder de negociacdo e reduzir precos. O Estado de S. Paulo (online), Sdo Paulo, 11 jun.

2015. Saude. Disponivel em: http://saude.estadao.com.br/noticias/geral,mercosul-vai-criar-

plataforma-para-compra-conjunta-de-remedios-de-alto-custo,1704608>. Acesso em: 11 dez.
2015.

FORMENTI, Ligia. Governo federal zera repasse para farméacia popular em 2016: programa
criado em 2016 permite a compra de medicamentos com desconto de até 90%; neste ano,
verbas somam R$ 578 milhdes. O Estado de S. Paulo (online), Sdo Paulo, 26 set. 2015.
Saude. Disponivel em: http://saude.estadao.com.br/noticias/geral,governo-zera-repasse-de-

recursos-para-farmacia-popular-em-2016,1770428>. Acesso em: 13 dez. 2015.

INTERFARMA. Proposta para Incorporacdo de medicamentos em Doencas Raras:
definicéo de critérios para avaliagcdo de reembolso de medicamentos 6rféos para tratamento de
doencas raras no SUS. S& Paula: Interfarma, 2015. Disponivel em:
<http://www.interfarma.org.br/uploads/biblioteca/62-doencas-raras-painel-delphi-site.pdf>.
Acesso em: 11 dez. 2015.

MACEDO, Eloisa Israel de; LOPES, Luciane Cruz; BARBERATO-FILHO, Silvio. Andlise

técnica para a tomada de decisdo do fornecimento de medicamentos pela via judicial. Rev.

90


http://saude.estadao.com.br/noticias/geral,mercosul-vai-criar-plataforma-para-compra-conjunta-de-remedios-de-alto-custo,1704608
http://saude.estadao.com.br/noticias/geral,mercosul-vai-criar-plataforma-para-compra-conjunta-de-remedios-de-alto-custo,1704608

Saude Publica, S&o Paulo, v.45, n.4, p.706-713, ago. 2011. Disponivel em:
<http://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S0034-
89102011000400010&Ing=en&nrm=iso>. Acesso em: 11 dez. 2015.

MARTINS, Miguel. Quando o juiz vira médico: decisdes da Justica sobre medicamentos,
tratamentos e até insumos basicos sangram os cofres federais em 1 bilhdo de reais. Carta
Capital  (online), Sdo Paulo, 11 nov. 2015. Salde. Disponivel em:
<http://www.cartacapital.com.br/revista/874/quando-o-juiz-vira-medico-6392.html>. Acesso
em: 11 dez. 2015.

MEDEIROS, Marcelo; DINIZ, Debora; SCHWARTZ, Ida Vanessa Doederlein. A tese da
judicializacdo da saude pelas elites: os medicamentos para mucopolissacaridose. Ciénc.
saude coletiva, Rio de Janeiro, v.18, n.4, p.1079-1088, abril 2013. Disponivel em:
http://www.scielo.br/pdf/csc/v18n4/22.pdf>. Acesso em: 11 dez. 2015.

NOGUEIRA, Marcia Coli. Medicamentos sem registro: legislacdo, causas para a demanda,
danos a saude e consequéncias para a gestdo. In: SANTOS, René (Org.). Direito a Saude.
Brasilia: CONASS, 2015. (Colecdo Para Entender a Gestdo do SUS — 2015). Disponivel em:
<http://www.conass.org.br/biblioteca/pdf/colecao2015/CONASS-DIREITO_A SAUDE-
ART_26.pdf>. Acesso em: 11 dez. 2015.

PEPE, Vera Lucia Edais et al. A judicializacdo da salde e os novos desafios da gestdo da
assisténcia farmacéutica. Ciénc. saude coletiva, Rio de Janeiro, v.15, n.5, p.2405-2414, ago.
2010. Disponivel em: <http://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S1413-
81232010000500015&Ing=en&nrm=iso>. Acesso em: 11 dez. 2015.

SILVA, Hudson P; PETRAMALE, Clarice A; ELIAS, Flavia T S. Avancos e desafios da
politica nacional de gestdo de tecnologias em salde. Rev. Saude Publica, S&o Paulo, v.46,
supl.1, p.83-90, dez. 2012. Disponivel em:
<http://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S0034-
89102012000700012&Ing=en&nrm=iso>. Acesso em: 11 dez. 2015.

SIMOES, Fernanda; LESSA, Fernanda; FAGUNDES, Maria José Delgado. Politica nacional
para pessoas com doencas raras: desafios de implementacéo e incorporacdo de tecnologias no
SUS — Sistema Unico de Sadde. Jornal Brasileiro de Econ. da Salde, suplemento 1, p.41-
47, 2014. Disponivel em:

91


http://www.scielo.br/pdf/csc/v18n4/22.pdf

http://www.flip3d.com.br/web/pub/cfm/index9/index.jsp?ipg=163770. Acesso em: 11 dez.
2015.

SOARES, Jussara Calmon Reis de Souza; DEPRA, Aline Scaramussa. LigagOes perigosas:
industria farmacéutica, associacdes de pacientes e as batalhas judiciais por acesso a
medicamentos. Physis, Rio de Janeiro, v.22, n.1, p.311-329, jan. 2012. Disponivel em:
<http://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S0103-
73312012000100017&Ing=en&nrm=iso>. Acesso em: 11 dez. 2015.

SOUZA, Mario Luis Gurgel de; BITTENCOURY, Sidney Aguiar. A satde no Brasil: historia
do Sistema Unico de Saude, arcabouco legal, organizacéo, funcionamento, financiamento do
SUS e as principais propostas de regulamentacdo da Emenda Constitucional n® 29, de 2000.
Camara dos Deputados, Consultoria de Orcamento e Fiscalizacdo Financeira, Brasilia, 2011,
88p. (Série Estudo Técnico). Disponivel em:
<http://bd.camara.gov.br/bd/handle/bdcamara/7346>. Acesso em: 11 dez. 2015.

SOUZA, Maxiliano D’avila Candido de. Medicamentos sem registros € suas consequéncias.
In: SANTOS, René (Org.). Direito a Saude. Brasilia: CONASS, 2015. (Colecdo Para
Entender a Gestdo do SUS - 2015). Disponivel em: <
http://www.conass.org.br/biblioteca/pdf/colecao2015/CONASS-DIREITO_A_SAUDE-
ART_8B.pdf>. Acesso em: 11 dez. 2015.

SOUZA, Renilson Rehem de. Politicas e praticas de satde e equidade. Revista da Escola de
Enfermagem da USP, v. 41, p. 765-770, dez. 2007. Disponivel em:

<http://www.revistas.usp.br/reeusp/article/view/41682>. Acesso em: 11 dez. 2015.

TAYLOR, Matthew M. O judiciério e as politicas publicas no Brasil. Dados, Rio de Janeiro,
v.50, n.2, p.229-257, 2007. Disponivel em:
<http://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S0011-
52582007000200001&Ing=en&nrm=iso>. Acesso em: 11 dez. 2015.

VENTURA, Miriam et al. Judicializacdo da saude, acesso a justica e a efetividade do direito a
saude. Physis, Rio de Janeiro, v.20, n.l, p.77-100, jan. 2010. Disponivel em:
<http://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S0103-
73312010000100006&Ing=en&nrm=iso0>. Acesso em: 11 dez. 2015.

92


http://www.flip3d.com.br/web/pub/cfm/index9/index.jsp?ipg=163770
http://www.conass.org.br/biblioteca/pdf/colecao2015/CONASS-DIREITO_A_SAUDE-ART_8B.pdf
http://www.conass.org.br/biblioteca/pdf/colecao2015/CONASS-DIREITO_A_SAUDE-ART_8B.pdf

