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SOBRE

A INTERFARMA é a Associagao da
IndUstria Farmacéutica de Pesquisa,
uma entidade setorial, sem fins
lucrativos, que representa 51 associadas,
empresas e pesquisadores que buscam
promover e incentivar a pesquisa,

o desenvolvimento e a inovagao
voltada para a produgao de insumos
farmacéuticos, matérias-primas,
medicamentos e produtos para a saude
humana. Séo condic¢des para fazer
parte da entidade, realizar pesquisa,
desenvolvimento e inovagao e aderir ao
Coédigo de Conduta da associagao.




“‘Acao € a chave fundamental
para todo sucesso”

Pablo Picasso
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Apresentacao

Cinco anos apds a publicacao do primei-
ro estudo relacionado a construcao de uma
Politica Nacional para Doencas Raras no Bra-
sil, a INTERFARMA - Associagao da Industria
Farmacéutica de Pesquisa - mantém sua vi-
gilia e esforco rumo a empreitada, colaboran-
do intensamente com autoridades, cientistas,
pacientes e demais interessados na causa.

A pedido da INTERFARMA, o IMS Health, atual
IQVIA, e a Prospectiva Consultoria fizeram
uma verdadeira due diligence para identifi-
car peculiaridades, experiéncias, prioridades
e avancgos ocorridos no periodo. Para isso, eles
mergulharam em dados primarios e secun-
darios das mais variadas fontes, projetos de lei
e entrevistas com relevantes agentes, como as
associacOes de pacientes. O esforco levou ao
presente documento, com dois importantes
vieses.

O primeiro deles € o resultado alcangcado nos
ultimos cinco anos. A causa das doencas raras
ganhou ritmo e forca prépria, preenchendo
um espaco importante na agenda da Agén-
cia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA),
do Ministério da Saude e do Congresso Nacio-
nal. Além disso, é preciso ressaltar, em espe-

cial, a Portaria 199/14, que trouxe félego pﬁ“ “~+Fernando Almeida

uma luta iniciada ha décadas.

Por outro lado, o estudo também cumpre o
papel de identificar e mostrar o caminho que
ainda é preciso percorrer para a adocao de
uma Politica Nacional forte e expressiva. Con-
tudo, as barreiras a frente sao insignificantes
diante da capacidade de realizacao obtida
pela acdao conjunta dos protagonistas dessa
histodria, isto &, pacientes, governos, cientistas,
induUstria, entre outros agentes. O poder de
mobilizacdo da sociedade, disposta a fazer
valer seus direitos, sera fundamental para o
avango das discussdes e decisdes em 2018,
mas como todo ano eleitoral, a atencao deve
ser mais dispersa apods junho.

Diante disso, a INTERFARMA reforca seu
compromisso para a adocao de uma Politica
Nacional para Doencas Raras, mantendo-se
atenta e atuante em diversos foruns, buscan-
do esclarecer e contribuir com autoridades
governamentais, parlamentares, cientistas e
pacientes para a ampliagao do acesso aos tra-
tamentos.

Boa leitura!

Antonio Britto

Presidente do Conselho

Diretor Presidente-Executivo



Prefacio

Zelar pela saude do brasileiro é para nds, da
INTERFARMA, bem mais que um compro-
misso escrito em uma folha de papel. E um
exercicio diario de empatia e resiliéncia para
entender a realidade dos diversos atores e co-
criar uma solucgao.

A urgéncia do tema é indiscutivel: a Justica é
a Unica saida para boa parte dos 13 milhoes
de brasileiros com doencas raras para o aces-
so a tratamento. Entre 2010 e 2017, os gastos
totais da Unido com demandas judiciais fo-
ram superiores a R$ 5,2 bilhdes. Esse montan-
te torna-se irrisério diante do custo social im-
posto pelas enfermidades ndo sé ao paciente,
mas também a seus familiares.

E essa penosa realidade que queremos con-
tribuir para mudar. Alguns desafios podem
ser velhos conhecidos de quem acompanha a
guestao, mas nds sempre buscamos um novo
olhar para os dilemas, o que pode ser visto
pela nossa intensa producgao de conteudo.

Desde 2012, a INTERFARMA investe em estu-
dos mundiais, que sdao adaptados a legisla-
¢cao e a realidade brasileira. Nesta empreita-
da, que retrata a realidade nacional, firmamos
parcerias, identificamos sinergias e buscamos
didlogos com diferentes atores, em diferentes
instancias. Transitamos entre a ANVISA e a

Comissao Nacional de Justica, entre o Minis-
tério da Saude e o Congresso Nacional, entre
a nossa casa e a do paciente, ainda que de
forma indireta. Com informacao, ética e trans-
paréncia, buscarmos criar o lago mais dificil
de todos: o da confianca.

Esse estudo que chega a suas maos é par-
te deste esforco para pavimentar o caminho
rumo a uma Politica Nacional de Atencao
Integral as Pessoas com Doencgas Raras. Os
avancos podem ser pequenos ainda, mas,
uma a uma, as barreiras para ampliar as assis-
téncias de saude e farmacéutica de 13 milhdes
de pacientes estao caindo. Ampliadas porum
esforco coletivo, consistente e incansavel, suas
vozes estao, finalmente, sendo ouvidas.

plos

Maria Josg¢ Delgado Fagundes
Diretora - INTERFARMA



Introducao

Em 30 de Janeiro de 2014, o Ministério da
Saude publicou a Portaria 199, que instituiu
a Politica de Atencao Integral as Pessoas com
Doencas Raras no Sistema Unico de Saude
(SUS). A medida foi um passo importante
para ampliar os cuidados especificos e dife-
renciados para os pacientes de doencas raras
no Brasil. Foi também um reconhecimento
ao trabalho realizado por diversos agentes da
sociedade para aumentar o interesse pelo es-
tudo, diagndstico e tratamento de enfermi-
dades que acometem cerca de 13 milhdes de
pessoas no Pais.

Durante muito tempo, o tema ficou restrito
a pequenos circulos, passando a integrar a
agenda das autoridades governamentais so-
mente a partir da década de 1980. Com a
promulgacado do Orphan Drug Act - Lei de in-
centivo ao Desenvolvimento de Drogas Orfas
- em 1983, os Estados Unidos foram os pionei-
ros na criagao de politicas de acesso, segui-
do pelo Japao (1993), Canada (1996), Australia
(1998) e China (1999). No Brasil, a necessidade
de inclusao de programas que beneficiassem
esses pacientes comecou a ser discutida por
volta de 2000. Quatro anos depois, o Minis-
tério da Saude criou um grupo de trabalho
para sistematizar uma proposta, que vingou
em 2009. Recebida com esperanca pelos pa-
cientes, a Politica Nacional de Atencao a Ge-
nética Clinica no SUS nao levou em conta a
diversidade e as especificidades do universo
das doencas raras, deixando de ocupar uma
posicao mais relevante na agenda de saude
publica nacional.
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Esse jogo comecou a mudar com a publica-
¢ao da Portaria 199 em 2014, quando o Pais
passou a ter um conceito préprio de doenga
rara, o esboco de uma rede de servicos para
atender de forma adequada os pacientes e
mMais espaco para engajamento da sociedade
civil, da academia e dos tomadores de deci-
sao. Os avancos, alcangados mesmo em um
ambiente politico-econdmico conturbado,
sao reconhecidos pelas associagdes de pa-
cientes e podem contribuir, como a Porta-
ria propoe, para a reducao da mortalidade, a
gueda da morbimortalidade e das manifesta-
¢oes secundarias e a melhoria da qualidade
de vida das pessoas.

No entanto, observa-se que alguns gargalos
estruturais se mantém e precisam ser en-
derecados para garantir o cuidado integral,
como a estruturacdo da rede de centros es-
pecializados, a evolugao no processo de ela-
boracao e publicacao dos protocolos clinicos
gue definem o tratamento de doencas raras
como prioritario e a superagcao dos desafios
regulatdrios relacionados aos medicamentos
orfaos, que aumentam a judicializacao e cau-
sam danosos custos sociais e econdmicos as
familias e ao Pais.

Diante da delicadeza e urgéncia da questao,
€ importante ouvir guem padece com essa
situacao. Por isso, a visdo dos pacientes, pela
voz das suas representacoes (associagoes de
pacientes), € destacada ao longo deste docu-
mento. Cinco associacdes de pacientes foram
ouvidas e suas experiéncias serao contadas
em peguenos trechos. A preservacao das res-



pectivas identidades nao acarreta prejuizos
ao significativo testemunho.

E importante ressaltar, ainda, que a experi-
éncia de outros paises joga luz a alguns de-
safios e pode ajudar a acelerar as discussodes.
A promulgacdo dos 14 projetos de lei em tra-
mitacao no Congresso Nacional, ao lado do
aperfeicoamento dos protocolos e diretrizes
para um programa nacional de tratamento
de doengas raras pelo SUS, mostram-se fun-
damentais para garantir o cuidado integral
dos pacientes.

Desde 2014, o Brasil possui sua propria definicdo
de doengas raras. Recebem esse nome as enfer-
midades com prevaléncia de até 65 pessoas a
cadalO0 mil habitantes.

Sao objetivos da Portaria:

Garantir a universalidade, a integralidade e a
equidade das agdes e servicos de salde em
relacdo as pessoas com doengas raras, com
consequente reducao da morbidade e morta-
lidade;

Estabelecer as diretrizes de cuidado as pes-
soas com doencgas raras em todos os niveis de
atengdo do SUS;

Proporcionar a atengao integral a saude das
pessoas com doenga rara ha Rede de Atengao
a Saude (RAS);

Ampliar o acesso universal e regulado das pes-
soas com doencas raras na RAS;

Garantir as pessoas com doengas raras, em
tempo oportuno, acesso aos meios diagnos-
ticos e terapéuticos disponiveis conforme suas
necessidades;

Qualificar a atengao as pessoas com doencas
raras.

As Doencas
Raras e os
Medicamentos
Orfaos

Recebem esta denominagao aquelas enfer-
midades com baixa prevaléncia em uma po-
pulacao. A quantidade pode variar de acordo
com a legislagao vigente em cada pais. Com
um sistema de saude publico e universal, o
Brasil optou por uma definicao ampla: até 65
pessoas a cada 100 mil habitantes, uma con-
cepcao diferente da adotada, por exemplo,
pelos Estados Unidos e pela Unido Europeia.

Doencas Raras de acordo
com alguns paises
[ J

EUVA

Até 66 pessoas/100.000 individuos

Uniao Europeia
Até 50 pessoas/100.000 individuos

(]
Brasil
Até 65 pessoas/100.000 individuos

Esse dado, aparentemente irrelevante, é a
principal diretriz para definicdo do escopo e
da amplitude das politicas oficiais voltadas
para essas doencgas. Pode facilitar ou dificul-
tar, no caso do Brasil, discussdées mais apro-
fundadas sobre a necessidade de se adotar
regras especificas em relagdo ao registro sa-
nitario, fixacdo de preco e incorporacao de
tecnologias no sistema de saude.
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Doencas Raras em numeros

75%

criangas e
jovens

6-8% _
Populacao

420-560 milhoes de
individuos

1010l
Ol N
10. \
80% 20%

origem genetica causas infecciosas,
virais e
degenerativas

3% 2%
tratamento tratamento
cirdrgico ou com

medicamentos medicamentos
regulares orfaos, capazes

que atenuam de interferir na
sintomas progressao

13 milhoes de brasileiros

Mais do que a populacao da cidade de Sao Paulo, duas vezes a do Rio de
Janeiro, quatro vezes a de Salvador e nove vezes a de Porto Alegre

9
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O Cenario no Brasil

)

A voz do paciente:

"Agora eu percebo uma boa

vontade: ha trés senadores
envolvidos, ANVISA, CONITEC,
INTERFARMA e a sociedade
civil. Todo mundo sentado
conversando.”

Universalizar o atendimento a pacientes com
doencas raras passa inevitavelmente por uma
politica que atue tanto no cuidado e trata-
mento, quanto na ampliacao da oferta de
medicamentos oérfaos. Os efeitos da Portaria
199/14 estdo, até o momento, restritos a uma

das vertentes, visto que indmeros entraves re-
gulatérios continuam dificultando a entrada
dos medicamentos no SUS e o acesso dos pa-
cientes.

Redes de Servico

A Portaria 199/14 propés a criacdo de dois ti-
pos de servicos: os de Atencgao Especializada
em Doencas Raras e os de Referéncia em Do-
encgas Raras, que se diferenciam em relagao
ao tratamento ofertado, equipe e custeio.

Cada servico precisa ser credenciado por ges-
tores locais antes de ser habilitado pelo ges-
tor federal. O tempo médio entre uma etapa
e outra gira em torno de 1 ano e 2 meses. A
manutencao dos servicos oferecidos possui
dependéncia direta dos repasses governa-
mentais.

SERVIGCOS DE ATENGAO ESPECIALIZADA E DE REFERENCIA EM DOENGAS RARAS NO SUS

Servico de atengao
Categoria especializada em doengas raras | Servigo de referéncia em doencas raras

Tratamento

Equipe minima

Custeio
(equipe/més)

estabelecimento)
Unidades credenciadas 0

Unidades habilitadas 0

Uma ou mais doencas raras

Ao menos um enfermeiro, um
técnico de enfermagem, médico e/
ou, responsavel técnico médico

R$ 11.650,00 + R$ 5.750,00 (por
servigo adicional dentro do mesmo

Minimo dois grupos do eixo de doencas raras
de origem genética; ou Minimo dois grupos do
eixo de doengas raras de origem ndo genética;
ou Minimo um grupo para cada eixo.

Ao menos um enfermeiro, um técnico de
enfermagem, um médico geneticista, um
meédico especialista, um neurologista, um
pediatra, um clinico geral, um psicélogo,

um nutricionista, um assistente social, um
responsavel técnico médico (qualquer um dos
tipos médicos citados)

Maximo de R$ 41.480,00

10
7

Fonte: Portaria 199/2014, Diario Oficial da Unido (DOU) e relatério das entidades estaduais (CIB) e municipais (Secretarias de Saude) para

credenciamento dos centros.
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Desde a publicacdo da Portaria 199/14, ob- Além de ndao compreenderem todas as re-
serva-se uma clara limitacao geografica dos gides do Pais, as instituicdes habilitadas nao
Servicos de Referéncia. Had somente sete hos- se encontram, em alguns casos, na capital
pitais habilitados, localizados nos estados de daquele estado, o que dificulta o acesso dos
Sao Paulo, Pernambuco, Goias, Rio de Janeiro, pacientes.

Parana e Rio Grande do Sul, além do Distrito

Federal.

LOCALIZAGAO DOS SERVIGOS DE REFERENCIA EM DOENGAS RARAS

@ servicos credenciados, "
mas nao habilitados pelo
Ministério da Saude. ‘

o Servico habilitado pelo
Ministério da Saude.

Fonte: Diario Oficial da Unido (DOU) e relatério das entidades estaduais (CIB) e municipais (Secretarias de Saude) para credenciamento dos centros.
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HOSPITAIS HABILITADOS COMO SERVIGCOS DE REFERENCIA EM DOENGAS RARAS

Credencia- Hablllta- Tempo
Associacdo Especialidade Pacientes mento (em meses)

Curitiba, PR

Recife, PE

Anapolis, GO

Santo André
(sP)

Rio de Janeiro
(RJ)

Brasilia (DF)

Porto Alegre
(RS)

Hospital Pequeno
Principe

Associagao de
Assisténcia

a Crianga
Deficiente-AACD

Associagao de
Pais e Amigos dos
Excepcionais

Ambulatério de
Especialidade da
FUABC/Faculdade
de Medicina ABC/
Santo André

Instituto Nacional
de Saude da
Mulher, da Crianga
e do Adolescente
Fernandes
Figueira (IFF)

Hospital de Apoio
de Brasilia

Hospital das
Clinicas de Porto
Alegre

e Anomalias Congénitas
Deficiéncia Intelectual

Erros Inatos do
Metabolismo

Aconselhamento genético

Erros Inatos de
Metabolismo

Doencas Raras
Inflamatorias

Doengas Raras Infecciosas

Anomalias Congénitas ou
de manifestagdo Tardia

Deficiéncia Intelectual
Associada a Doengas Raras

Erros Inatos de
Metabolismo

Doengas Raras Infecciosas

Deficiéncia Intelectual
associada a Doengas Raras

Erro Inato de Metabolismo
(EIM)

Doencas Raras
Inflamatdrias

Doencas Raras Autoimunes

Anomalias Congénitas ou
de manifestagdo Tardia

Deficiéncia Intelectual
associada a Doengas Raras

Erro Inato de Metabolismo
(EIM)

Anomalias Congénitas ou
de manifestagdo Tardia

Deficiéncia Intelectual
associada a Doengas Raras

Erro Inato de Metabolismo
(EIM)

Doencas Raras
Inflamatdrias

Doencas Raras Autoimunes

Anomalias Congénitas ou
de manifestagdo Tardia
Deficiéncia Intelectual
associada a Doengas Raras

Erro Inato de Metabolismo
(EIM)

2.640/ano 29/01/2016 17/10/2016
1.670/ano 18/03/2015 19/10/2016 19
130 ca- 04/12/2014 19/10/2016 22
dastrados

atualmente

1.680/ano 19/02/2016  29/11/2016 9
Dados ndo 23/10/2015  28/12/2016 14
disponiveis

1.400/ano 24/05/2016  29/12/2016 7
Dados nao 08/05/2015 29/12/2016 19
disponiveis

Até o momento, a estrutura dos centros nao
foi efetivada de maneira satisfatdria por al-
guns fatores:

a) atraso na elaboracao e publicacdo de pro-
tocolos clinicos (PCDT para definir as doencgas
raras consideradas prioritarias.

b) atraso no credenciamento de centros, im-
pedindo o repasse de verbas para o funciona-
mento.

Ha, pelo menos, dez hospitais credenciados
entre novembro de 2015 e dezembro de 2017
aguardando habilitacao do Ministério da Sau-
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A voz do paciente:

"O pais concentra 46 hospitais
universitarios e atrai uma
grande quantidade de

pacientes com doencgas raras
vindos de outras regides.
Estima-se que 5% da populacao
do estado tenha uma doenca
rara, mas Sao Paulo ndo possui
um centro habilitado junto ao
Ministério da Saude."

de: dois na Bahia, dois no Rio de Janeiro, um
no Ceara, um em Goias e quatro em Sao Paulo
- dos quais dois estao localizados na Capital.

A extensao territorial do Pais, a dificuldade de
atendimento especializado, o atraso no trata-
mento, o agravamento dos quadros clinicos
com maior utilizacao de servigos hospitalares,
0s gastos previdenciarios, os atrasos no trei-
namento, habilitacdo e credenciamento de
servicos geram custo financeiro e desgaste
emocional, culminando na obtencdo de me-
dicamentos por via judicial.

Para as associagdes de pacientes, a Portaria
199/2014 representou um avanco na teoria,
pois apresenta, na pratica, falhas na implan-
tacao efetiva das medidas, como atrasos nos
protocolos, atrasos nas certificacdes de hospi-
tais de referéncia por problemas burocraticos,
atrasos na capacitacao de equipes e caréncia
de especialistas, inclusive geneticistas. Esses
grupos que prestam relevante assisténcia a
pacientes e seus familiares clamam por ca-
pacitacao das equipes de avaliagcao e contro-
le, além de mais transparéncia nas decisoes.
Destacam, ainda, a variedade de fatores que
pode influenciar, positiva ou negativamente,
neste processo.

SERVIGCOS NA ESPERA PELA HABILITAGAO DO
MINISTERIO DA SAUDE

Credencia-
Cidade Entidade mento

Salvador Hospital Comissao 19/11/2015
Universitario  Intergestores
Professor Bipartite da
Edgard Bahia
Santos -
HUPES
Salvador Associagdo Comissdo 17/02/2016
de Pais e Intergestores
Amigos dos Bipartite da
Excepcionais  Bahia
- APAE
Sdo Paulo Hospital das Secretaria 18/03/2016
Clinicas da Municipal da
FMUSP Saulde de
Sé&o Paulo
Sao Paulo Instituto do Comissdo 27/04/2016
Coragéo/ Intergestores
Hospital das Bipartite do
Clinicas da Estado de
FMUSP Sé&o Paulo
Rio de Hospital Comissao 30/05/2016
Janeiro Universitario  Intergestores
Clementino Bipartite
Fraga Filho do Estado
do Rio de
Janeiro
Goiania Hospital Comissdo 24/06/2016
Geral de Intergestores
Goiania Bipartite do
Dr. Alberto Estado de
Rassi Goias
Ribeirao Hospital das Comissao 14/07/2016
Preto Clinicas da Intergestores
Faculdade Bipartite do
de Medicina Estado de
de Ribeiréo Sé&o Paulo
Preto da
Universidade
de Sdo Paulo
Campinas Hospital das Comissao 16/12/2016
Clinicas da Intergestores
UNICAMP Bipartite do
Estado de
Sdo Paulo
Fortaleza Hospital Comissdo 07/07/2017
Universitario  Intergestores
Walter Bipartite do
Cantidio da Estado do
UFC Ceara
Rio de Hospital Comissao 09/11/2017
Janeiro Universitario  Intergestores
Gaffrée e Bipartite do
Guinle da Estado do
UNIRIO Ceara

Fonte: Relatérios das entidades estaduais (CIB) e municipais (Secretarias de
Saude) para credenciamento dos centros.
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Industria Cenario
economico
Sociedade Civil
Interesse do
Governo
Conhecimento Influenciadores
e awareness do acesso
Regulamentacao/
Burocracia
Pesquisa
clinica
Avaliacoes
técnicas

Financiamento/

reembolso

A experiéncia internacional reforca que a es-
truturacao da rede de servigcos especializados
€ uma importante evolugao, mas também co-
loca em destaque a fragilidade e a morosidade
brasileira nos cuidados com as doencas raras.
Em 2007, a Itélia criou uma rede nacional de
centros de assisténcia gratuita para prevencgao,
diagnostico e tratamento das doencgas raras.
Quatro anos depois, a Franga aprovou um pla-
no nacional de estruturagao de centros de re-
feréncia em hospitais-escola, totalizando 131

unidades distribuidas pelo pais. A Alemanha
conta com 16 centros de pesquisa, engquan-
to Noruega, Dinamarca e Suécia investem em
clinicas multidisciplinares. De acordo com re-
latério de 2009 da EURORDIS, que congrega
associagOes de pacientes de 49 paises e repre-
sentantes de 544 doencas raras, o custo médio
de cada crianga tratada nos centros publicos
europeus, organizados a partir de planos na-
cionais, corresponde a 33% do custo de trata-
mento em um programa nao integrado.
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A voz do paciente:

"Entao, toda essa morosidade
faz com que os hospitais

que querem se cadastrar
desanimem.”

Acesso ao )
Medicamento Orfao

De acordo com o Ministério da Saude, ha
atualmente 26 protocolos clinicos ligados as
doencas raras, sendo que 18 deles foram ela-

DOENGAS E PRODUTOS EM ANALISE

borados sob a égide da Politica Nacional de
Atencao Integral a Genética Clinica (PNAIGC).
Eles oferecem acesso a 45 medicamentos,
a tratamentos clinicos e cirurgicos, a 70 mil
consultas e a mais de 560 procedimentos la-
boratoriais para diagndstico e tratamento ao
custo anual superior a 4 milhdes de reais.

De acordo com o “Dossié de Doencgas Raras
e Drogas Orfis: entendendo a situacdo bra-
sileira no contexto global”, publicado pela
IMS (atual IQVIA), até junho de 2012, das 18
doencas com protocolo de tratamento, ape-
nas uma, a Doenca de Gaucher, incorporava
droga 6rfa. As restantes usam medicamentos
farmacoldgicos sintomaticos.

Em 2017, nove medicamentos para doengas
raras foram incorporados, sendo que trés de-
les sao considerados o6rfaos pelo FDA (agén-

Doengas
consideradas no
estudo anterior

Acromegalia

Angioedema hereditario

Fabry

Gaucher’s

HAP

MPS VI

Nienmann-Pick
Inclusdo de
Doengas

Tumor neuroenddcrino

Lupus Eritematoso Sistémico

Mielofibrose

Pompe

Sindrome de Cushing

Hipertensdo Pulmonar Tromboemdtica Cronica (HPTEC) Adempas

Somavert Pegvisomanto Pfizer
Somatuline Lanreotida Ipsen
Firazyr Acetato de icatibant  Shire
Fabrazyme Beta-galsidase Genzyme
Replagal Alfagalsidase Shire
Cerezyme Imiglucerase Genzyme
Vpriv Alfavelaglicerase Shire
Zavesca Miglustate Actelion
Tracleer Bosentan Actelion
Naglazyme Galsulfase BioMarin
Zavesca Miglustate Actelion
Riociguate Bayer
Afinitor Everolimus Novartis
Benlysta Belimumabe GSK
Jakavi Ruxolitinib Novartis
Myozyme Alfalglicosidase Genzyme
Upelior Pasireotide Novartis

As moléculas Laronidase (MPSI), Idursulfase (MPSII) e Tafamidis (PAF) faziam parte do estudo anterior, porém ndo constam nesta tabela, uma vez que foram incor-
poradas pela CONITEC (2017). Fonte: IMS - Rare Diseases - Budgetary Impact Update 2017.
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cia norte-americana de vigilancia sanitaria)
- laronidase (Mucopolissacaridose Tipo ),
idursulfase (Mucopolissacaridose Tipo Il), e
somatropina. Recentemente, em janeiro de
2018, o medicamento Tafamidis (Polineuro-
patia amiloiddtica familiar - PAF) também foi
adicionado a esta lista.

De acordo com as associagdes de pacientes,
muitas PCDTS estao engavetadas; outras fo-
ram descartadas por falta de informacdes cla-
ras ou alternativas de tratamento capazes de
justificar o protocolo.

T

A voz do paciente:

"Muitos dos protocolos nao
foram devolvidos pelos
especialistas responsaveis
pelo trabalho. Alguns foram
devolvidos sem concluséo.”

E importante destacar ainda, que, mesmo
apos a inclusao de um medicamento no SUS,
O acesso ao tratamento pode esbarrar em
problemas de gestao e logistica, que frequen-
temente afetam o abastecimento da rede de
saude e comprometem o tratamento dos pa-
cientes. Nos ultimos anos, o agravamento da
crise econdmica do Pais e as constantes tro-
cas dentro do Ministério da Saude afetaram
a periodicidade e o volume de compras, im-
pactando a disponibilidade de medicamen-
tos para os pacientes.

Regulacao Sanitaria

No Brasil, os medicamentos s6 podem ser
comercalizados apds obter o registro da AN-
VISA que atesta sua seguranca, qualidade e
eficacia e apds obtido o registro de prego na
Camara de Regulacéao do Mercado de Medi-
camentos (CMED). A Portaria 199/14 nao trou-
xe definicdo nem fixa regras especificas para
drogas orfas. No entanto, em dezembro de
2017, uma resolucao da Diretoria Colegiada
da Agéncia (RDC 205/17) estipulou um proce-
dimento especial para Doengas Raras, envol-
vendo a anuéncia de ensaios clinicos, certifi-
cacao de boas praticas de fabricagao e regis-
tro de novos medicamentos para tratamento,
diagndstico ou prevencao de doencas raras.
E os medicamentos registrados por meio de
tais critérios serao priorizados, tendo prazo de
até 365 dias para serem comercializados. A
resolucao, que deve entrar em vigor até mar-
co de 2018, reduz significantemente o tempo
das aprovacgoes regulatorias.

Conforme demonstrado, ha atualmente 19
doencas raras com medicamentos orfaos re-
gistrados na ANVISA ainda nao incorporados
as linhas oficiais de tratamento. A principal
justificativa, o custo do tratamento, perde
fundamentacao frente a realidade do au-
mento do numero de agdes e o envolvimento
do Poder Judicidrio para o acesso aos medi-
camentos ou tratamentos.

Regulacao Econémica

O setor farmacéutico no Brasil é regulado pela
Camara de Regulacao do Mercado de Medica-
mentos (CMED), que estabelece os precos de
entrada e os precos maximos que podem ser
praticados no mercado nacional. Para deter-
minados medicamentos é aplicado ainda um
Coeficiente de Ajuste de Precgos, o CAP, criado
pela CMED com o intuito de uniformizar o pro-
cesso de compras publicas de medicamentos
e tornar mais efetivo o acesso universal e iguali-



DOENGAS RARAS: A URGENCIA DO ACESSO A SAUDE 17

tario, principio fundamental do Sistema Unico
de Saude - SUS. Na pratica, a aplicagao do CAP
se justifica para medicamentos adquiridos
pela administragdo publica, principalmente
por meio de compras centralizadas, permitin-
do um desconto de preco maior de acordo
com a quantidade do produto obtida.

E importante destacar que as estratégias de
ganho de escala saem prejudicadas na aquisi-
¢ao de medicamentos orfaos, que tratam do-
encas que atingem uma peqguena parcela de
pacientes. Esta prerrogativa também se aplica
ao desconto compulsdrio, que nao considera
as especificidades de um nicho de mercado
tao particular. Vale ressaltar, ainda, que, para
gue um medicamento 6rfao seja, de fato, dis-
ponibilizado no sistema de saude para a popu-
lagao, ele precisa passar por um processo de
incorporagao, conforme exposto a seguir.

Mecanismos de Avaliacao
de Tecnologias em Saude

Por abranger grupos muito menores de usua-
rios, os custos de producdo dos medicamen-
tos orfaos sao consideravelmente mais eleva-
dos, comprometendo sobremaneira os testes
de eficacia, que nao apresentam resultados
demonstrativos significativos.

A metodologia de custo-efetividade, adotada
pela Comissao Internacional de Incorporacao
de Tecnologias no SUS (CONITEC), também
nao se aplica aos medicamentos orfaos. As fer-
ramentas tradicionais de avaliagdo de tecnolo-
gias enfatizam o preco ao comparar novos tra-
tamentos com aqueles ja disponiveis pelo SUS.
Por incidir sob um numero restrito de pacien-
tes, os resultados dos estudos clinicos nao sao
nada robustos quando comparados com medi-
camentos para doencas de maior prevaléncia.
Além disso, essa metodologia desconsidera o
impacto no valor social das doencas raras, con-
forme exposto no item sobre custos sociais.

A voz do paciente:

‘Ja era complicado antes, com

tecnicos que ajudaram na
construcédo da Portaria 199/2014.
Que dira com uma pessoa que
ndo tem esse conhecimento
nem a capacitacdo necessaria."

Protocolos Clinicos

Ainda que o medicamento esteja incorpora-
do no sistema de saude, é necessaria a defi-
nicao do seu papel na estratégia de cuidado
do paciente. Esse é o objetivo dos chamados
Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas
(PCDT), previsto na Portaria 199/14. No mesmo
ano da publicacao dessa Portaria, a CONITEC
abriu consulta publica para priorizar as doen-
cas raras que fariam parte dos novos PCDTs.
Foram registradas 834 contribuicoes, sendo
gue 91% foram encaminhadas por pacientes,
familiares, amigos e grupos de pacientes. Em
maio de 2015, o relatério final de priorizacao
listou 42 doencgas cujos PCDTs deveriam ser
publicados até 2018. A iniciativa, recebida
com entusiasmo pelos pacientes e demais
interessados, nao evoluiu, pois esbarrou em
mudangcas ocorridas no Ministério da Saude,
com substituicao de ministros e equipes.

E importante ressaltar que, desde 2014, 22
PCDTs de doencas raras foram publicados.
Nenhum destes, no entanto, integrava a lista
final de priorizacao, produzida pela CONITEC.
O 6rgao, que lidera esse processo, dedica-
-se atualmente a elaboracao de cinco PCDTs
para doengas raras, dos quais trés estdo em
estagio avancado e aguardam apenas a assi-
natura do secretario da Secretaria de Ciéncia,
Tecnologia e Insumos Estratégicos (SCTIE), do
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Ministério da Saude, para serem publicados.
Sao eles: Mucopolissacaridose tipo | (MPS 1),
Doenca de Wilson e Doenga Falciforme. Os
outros dois PCDTs seguem em analise apos
consulta publica, com parecer favoravel pela
CONITEC. Sao eles: Mucopolissacaridose tipo
I (MPS Il) e Hepatite Autoimune. Dos cinco
protocolos, apenas dois (MPS | e MPS Il) cons-
tam na lista de priorizacdo da CONITEC.

Poder
Judiciario

Com o aumento da judicializagcao, o Conselho
Nacional de Justica (CNJ) adotou postura de
apoio aos magistrados e criou o Férum Nacio-
nal da Judicializacao para a Saude, um traba-
Iho multidisciplinar que permite a interacao
entre Ministério da Saude, ANVISA, Agéncia
Nacional de Saude e Conselhos Estaduais e
Municipais de Saude (CONASS e CONASEMS).

Outras iniciativas surgiram, como Camara
Técnica de Doencas Raras, criada pelo Conse-
Iho Federal de Medicina, em 2015. Ela reune
associacoes de pacientes, representantes da
industria farmacéutica, 6érgaos do governo e
sociedades médicas.

Em 2017, a Cadmara aprovou um curso que
tem como objetivo tornar aptos médicos que
nao sao especialistas em genética para reco-
nhecer. Com isso, esses profissionais poderao
encaminhar adequadamente os casos que
necessitem de avaliacdo com especialista e
oferecer, na atencao basica em saude, cuida-
do médico as pessoas com doengas geneti-
cas. Os primeiros treinamentos foram realiza-
dos em novembro de 2017 e contaram com a
participagcao de 5,2 mil médicos.

A Universidade de Sao Paulo (USP) também
se uniu a Secretaria Estadual de Saude do
Estado de Sao Paulo, defendendo a elabo-
ragcao por pesquisadores de relatorios e pa-
receres que instruam o magistrado sobre a
eficacia dos medicamentos reclamados em
juizo, além da existéncia de tratamentos al-
ternativos disponiveis no SUS. De uma forma
ou de outra, todas as discussdes versam sobre
modelos de atencao que viabilizem o direito
a saude tal como garantido nos artigos 196, da
Constituicao Federal, e no 16, da Lei Organica
do SUS (Lei 8080/1990).

Em dezembro de 2017, o Conselho Nacional
de Justica (CNJ) promoveu mais uma roda-
da de discussao. Durante mais de 10 horas,
30 representantes de diversos segmentos da
sociedade e do governo apresentaram suas
perspectivas a respeito da judicializagao. Se-
gundo a presidente do Supremo Tribunal
Federal (STF) e do CN3J, Ministra Carmen LU-
cia, medidas serdo tomadas para dar conta
do “acervo de demandas judiciais’, como por
exemplo, suporte técnico e cientifico ao juiz.

Ainda que relevantes, as iniciativas nao se
mostraram suficientes para conter o forte
crescimento das demandas judiciais. De acor-
do com estimativas do Ministério da Saude,
elas cresceram 690% desde 2011. Somente
em 2016, os gastos da Unido com demandas
judiciais atingiram R$1,3 bilhdo, um aumento
de 23% em relagao ao ano anterior. Em julho
de 2017, o governo federal ja havia acumula-
do R$705,1 milhdes em gastos com produtos
judicializados.

A participacao dos medicamentos 6rfaos nos
gastos da Unido por via judicial ja representa
90% do total. Em 2016, 10 dos 20 medicamen-
tos mais demandados judicialmente estavam
ligados as doencas raras. Esse movimento se
intensificou em 2017, sendo que, até junho,
13 dos 20 medicamentos mais judicializados
eram para doengas raras.
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GASTOS TOTAIS DA UNIAO COM DEMANDAS JUDICIAIS (2010-2017*) - EM MILHOES DE REAIS
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Além de drenar recursos financeiros, as de-
mandas judiciais afetam tanto a Uniao, Esta-
dos e Municipios pela falta de previsibilidade
na alocagao de recursos por conta da falta de
programacao de compra dos medicamentos,
pela diminuicdo do poder de negociacao da
administragao publica e pela inexisténcia de
controle logistico, quanto os pacientes, que
correm o risco de descontinuidade no trata-
mento. Ao longo de 2017, notou-se uma ten-
tativa dos entes federativos de aprimorar a
gestdao das compras por meio de uma série
de iniciativas. Entre elas, destaca-se o nucleo
de demandas judiciais do Ministério da Sau-
de, que também tornou disponivel para as
gestdes estaduais € municipais um software
(S-CODES) para controle de compras.

Observou-se, também no ano passado, algu-
mas iniciativas do governo em reduzir o for-
necimento de medicamentos por demanda
judicial. Em marco de 2017, os pacientes rece-
beram o suficiente para 45 dias de tratamen-
to, e nao para seis meses como era de costu-
me. A situagao so foi revertida, apds mobili-
zacao de grupos de pacientes e de membros
do Legislativo. O Ministério decidiu estender o
prazo para 150 dias.

E importante destacar que os possiveis atra-
sos nas decisdes judiciais punem os pacien-
tes, dado o risco de afetar a continuidade do
tratamento. As associacdes de pacientes cor-
roboram essa visao, ressaltando que o aces-
SO aos principais tratamentos ainda é muito
desigual. A judicializagao nasce da auséncia
ou desatualizagdo dos protocolos, além da
falta de definicao do papel e das obrigagdes
dos pagadores privados. Além disso, o apelo a
Justica para garantir o acesso a medicamen-
tos esta hoje limitado a uma pequena parce-
la da populagdo que tem conhecimento ou
contato com entidades mais preparadas.

NA PAUTA DO STF..

Dois recursos relacionados as Doen-
cas Raras aguardam, desde 2016, de-
cisdao do Supremo Tribunal Federal
(STF). Referem-se a obrigatoriedade
do Estado de fornecer medicamen-
tos de alto custo para pessoas que
nao possuem capacidade financeira
(RE 566.471) e a de fornecer medica-
mentos que ndo possuem registro na
ANVISA (RE 657.718). Paralisado apods
o falecimento do ministro Teori Zavas-
cki, o julgamento dos recursos conta
com trés votos proferidos, que apon-
tam que a judicializacao deve, em
longo prazo, restringir-se a pacientes
incapazes de arcar com os custos do
tratamento, além do fortalecimen-
to das instancias técnicas do Servico
Unico de Saude, como a ANVISA e a
CONITEC, em decisdes relacionadas
a registro e incorporagao. Os recursos
serao, ainda, analisados pelos outros
oito ministros.

A presidente do STF, Ministra Carmen
Lucia, ja se envolveu com a questao
e endossou, em novembro de 2017, a
decisao do Tribunal de Justica do Rio
de Janeiro (TJ-RJ) que impde a Fun-
dacgao Municipal de Saude de Niterdi
(RJ) o fornecimento do remédio para
tratamento de Deficiéncia de Mevalo-
nato Quinase (MKD) a uma portado-
ra, destacando que “a suspensao dos
efeitos da decisdao impugnada poderia
causar situagao mais gravosa (inclusive
o Obito da paciente) do que aquela
gue se pretende combater”.




..E DO STJ

O Superior Tribunal de Justica mostra-
-se também um ator decisivo para a
judicializagcdo de medicamentos. Em
maio de 2017, a Primeira Turma sus-
pendeu todos os processos judiciais
emandamento e destacou aobrigacao
do Estado de fornecer medicamentos
de alto e baixo custo nao incorpora-
dos no SUS. A decisao gerou grande
repercussao. Para o ministro Benja-
min Gongcalves, relator do recurso, o
fornecimento pode ocorrer desde que
haja, cumulativamente, apresentacao
de laudo médico sobre imprescindi-
bilidade do remédio, comprovagcao de
insuficiéncia financeira do paciente e
registro do medicamento na ANVISA.

O julgamento foi interrompido apds
o pedido de vista da ministra Assuse-
te Magalhaes. Os outros nove minis-
tros que compdem a 1° Secdo devem
avaliar o recurso, cuja decisao deve ser
proferida no prazo de um ano. Ela nao
deve afetar o trabalho do STF, mas o
resultado do julgamento deste pode
criar uma excegao e, no caso de medi-
camentos de alto custo, em uma deci-
sao final do STJ.

DOENGAS RARAS: A URGENCIA DO ACESSO A SAUDE
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Poder
Legislativo

As doencas raras sao o centro de varias discus-
sdes em tramitagao no Congresso Nacional,
seja por meio de projetos de lei que garan-
tam a necessidade do cuidado adequado,
seja pela criagdo de um ambiente regulatorio
compativel com a realidade dos tratamentos.
No total, ha 14 projetos em tramitagcao, que
nao devem ser encarados como respostas
prontas elaboradas pelos congressistas, mas

SINTESE DOS PROJETOS DE LEI EM TRAMITAGCAO

como oportunidade de elevar a discussao e
engajar mais atores sociais no processo.

Entre 2014 e 2017, a Comissao de Seguridade
Social e Familia (CSSF) da Camara dos Depu-
tados realizou 154 audiéncias publicas (23, 52,
28, 51, por ano, respectivamente), sendo 102
sobre saude; dessas, 8 foram sobre doengas
raras, numero expressivo frente a quantidade
de temas do setor.

E importante ressaltar que, em meio a crise
institucional, a Camara e o Senado tém ser-
vido como palco de importantes discussdes
ao tema.

PL 3.167/2008

PLC 56/2016
(1.606/2011)

PL 4.815/2012

PL 6.566/2013

PL 8.188/2014

PL 2.657/2015

PL 3.302/2015

PL 2.654/2015

PLS 31/2015

Deputado Luiz
Carlos Hauly
(PSDB/PR)

Ex-deputado
Margal Filho
(PMDB/MS)

Deputada Mara
Gabrilli (PSDB/
SP)

Ex-senador
Eduardo Suplicy
(PT/SP)

Ex-Senador
Eduardo Suplicy
(PT/SP)

Ex-senador Vital
do Régo (PMDB/
PB)

Deputado Pedro
Cunha Lima
(PSDB/PB)

Deputado Diego
Garcia (PHS/PR)

Senador Alvaro Dias

(PSDB/PR)

Acesso a
medicamentos

Acesso a
medicamentos

Atengdo
especializada

P&D para
tecnologias em
doengas raras

Conscientizagé@o

Ambiente
regulatério

P&D para
tecnologias em
doencas raras

Isengdo de

impostos

Ambiente
regulatério

Obriga o fornecimento de medicamentos para portadores de doengas
cronicas de baixa prevaléncia ou rara a pacientes da rede publica

de saude e determina participagdo de todos os entes federados no
financiamento dos medicamentos.

Dispde sobre a dispensagdo de medicamentos para doengas raras e
graves, que ndo constam em listas de medicamentos excepcionais
padronizadas pelo SUS.

Institui o Servigo de Apoio Especializado para Atividades da Vida
Diaria, destinado a pessoas com deficiéncia severa ou doengas raras
com grande restricdo de movimentos, com o objetivo de garantir sua
autonomia e independéncia pessoal.

Obriga o repasse de 30% dos recursos do Programa de Fomento a
Pesquisa em Salde, em atividades voltadas para o desenvolvimento
tecnoldgico de medicamentos, imunobioldgicos, produtos para a
saude e etc., destinados ao tratamento de doengas raras ou negli-
genciados.

Disp0e sobre a instituicdo do Dia Nacional de Doengas Raras.

Dispde sobre o registro e a importacdo, por pessoa fisica, de
medicamento 6rfdo, bem como prevé critério diferenciado para a
avaliacdo e a incorporacdo destes medicamentos, especifica também
que, na definicdo e no reajuste de precos dessas medicagdes, a
comparagao de pregos deve-se restringir aos dessa categoria.

Disp0e sobre a aplicagdo minima de recursos para a pesquisa € 0
desenvolvimento de diagndsticos, medicamentos e outros produtos
para a saude destinados ao tratamento de doengas raras, e destina
parcela dos recursos recuperados em agdes de ressarcimento ao
erario da Unido as agGes de atengdo integral as pessoas com doengas
raras no SUS.

Inclui as despesas com aquisicdo de medicamentos para tratamento
de doencas raras nas hipoteses de deducdo da base de calculo do
imposto de renda das pessoas fisicas.

Tipifica e define medicamentos 6rféos para efeitos legais, além de enumerar
em que casos e em que condigdes serd permitida sua importagdo. Também
determina que o registro destes farmacos seja dotado de procedimentos ageis e
desburocratizados.
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SiINTESE DOS PROJETOS DE LEI EM TRAMITAGAO (CONTINUAGAO)

PL 4.345/2016 Deputado Atila A. Acesso a Cria os centros para tratamento de doengas raras em todos os estados da fed-
Nunes (PSL/RJ) tratamento eragdo e da outras providéncias.

PL 4.818/2016 Deputada Mariana Acesso a Autoriza o uso de farmacos, substancias quimicas, produtos bioldgicos e corre-
Cavalho (PSDB/RO) tratamento latos ainda em fase experimental e ndo registrados, por pacientes com doengas

graves ou raras.

PL 5.017/2016 Deputada Leandre Acesso a Trata do uso compassivo de farmacos experimentais por pacientes portadores de
(PV/PR) tratamento moléstia grave ou rara.

PL 5.998/2016 Deputada Mariana Ambiente Estabelece critérios diferenciados para a avaliagdo e a incorporagdo de medica-
Carvalho (PSDB/RO) regulatério mentos 6rfaos, destinados ao tratamento das doengas raras.

PLS 415/2015 Senador Céssio Ambiente Tornar obrigatdria a definicdo em regulamento e a divulgagdo do indicador ou
Cunha Lima (PSDB/ regulatério parémetro de custo-efetividade utilizado na analise das solicitagdes de incorpo-
PB) ragdo de tecnologia e determina a aleatoriedade e publicidade na distribuigdo

dos processos as instancias responsaveis por essa analise

AUDIENCIAS PUBLICAS CSSF (2014, 2015, 2016 E 2017) AUDIENCIAS PUBLICAS CAS (2014, 2015, 2016 E 2017)

13%
Assisténcia

Social Seor
L )
Previdén3ci/; 3% Assisténcia
Previdéncia Social

Social

18%
Outros

Social
18% \‘i
Outros

Cenario semelhante é observado na Comissao

de Assuntos Sociais (CAS), do Senado. Entre

2014 e 2017, a comissao realizou 70 audién-

cias publicas, sendo 37 sobre saude. Dentre as

audiéncias sobre saude, 13 trataram de doen-

¢as raras, sendo que cinco delas foram realiza-

das em 2017, ano de criagao da Subcomissao e
Especial sobre Doencgas Raras (CASRARAS),

presidida pelo Senador Waldemir Moka, da

qual participam associag¢des de pacientes, re-

presentantes do governo, médicos e entidade

da industria farmacéutica.
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A voz do paciente:

"A meu ver, seria mais
prioritario educar o médico
da Unidade Basica."

A EC 95/2016

Promulgada em dezembro de 2016, a
Emenda Constitucional (EC) n® 95 limi-
tou por 20 anos o teto dos gastos do
governo federal. Em seu primeiro ano
de vigéncia, a saude e a educacao fo-
ram as areas menos atingidas em com-
paragcao a outros 6rgaos e Poderes da
Republica. A EC 95 poupou dois seto-
res fundamentais de cortes maiores do
que os gastos do ano anterior, somados
avariacao do IPCA, e permitiu que o Mi-
nistério da Saude continue recebendo
recursos extras, advindos de cortes de
outros ministérios. Embora as transfe-
réncias constitucionais feitas a estados
€ Mmunicipios nao tenham sido afeta-
das, o deslocamento de recursos do
Fundo Nacional de Saude (FNS) para
0s orcamentos de estados e munici-
pios devem ser afetadas, ja que fazem
parte do orcamento do Ministério da
Saude. Cabera a eles exclusivamente o
financiamento de programas e servigos
publicos de saude, que ja corre riscos
com a crise fiscal e a queda nas arreca-
dacodes. Essa situagao reforca a impor-
tancia da atual agenda de aumento da
eficiéncia de gestao e de reducgao dos
gastos do Ministério da Saude - incluin-
do, a judicializacao.

Outros Fatores
Relevantes

Custos Sociais

Nao ha estudos significativos no Brasil sobre
a natureza dos dados gerados pelas doencgas
raras. E inquestiondvel, porém, a perda de
produtividade do paciente e dos seus fami-
liares por mal-estar fisico e/ou emocional; o
absenteismo dos pacientes e familiares oca-
sionado pela necessidade de consultas mé-
dicas, exames e outros cuidados; a aposen-
tadoria antecipada ou pensao por invalidez
em decorréncia do agravamento da doenca;
0s custos emocionais relacionados as dores
e sofrimentos causados pela doencga e pela
absoluta falta de perspectiva de cura e dificul-
dade de acesso ao tratamento.

Algumas iniciativas internacionais ajudam
a tangibilizar os impactos econémicos e so-
ciais relacionados a essas doencas. E o caso
do projeto europeu “Custo Socioecondédmico e
Qualidade de Vida relacionado a Doencas Ra-
ras” (BURQOL RD, 2008), que avalia os custos
globais (médicos e ndo médicos) e identifica
a relevancia e magnitude econémica e so-
cial relacionadas a 10 doencas raras em oito
paises (Alemanha, Bulgaria, Espanha, Francga,
Hungria, Italia, Reino Unido e Suécia). Os re-
sultados sinalizam o impacto significativo dos
custos indiretos. Somente os custos relacio-
nados a perda de produtividade representam
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CUSTO TOTAIS DE DOENCAS RARAS SELECIONADAS POR ANO, POR PACIENTE

Hungria Esclerose Sistémica € 12.032,00 € 5.350,00 44,4% € 6.742,00 56,6%
Reino Unido  Histiocitose £ 49.947,00 £ 34.962,00 70% £ 14.984,00 30%

Reino Unido  Fibrose Cistica € 48.603,00 € 42.381,00 87,2% € 6.221,00 12,8%
Franga Esclerose Sistémica € 22.459,00 € 11.933,00 53,1% € 10.526,00 46,9%

Fonte: Prospectiva com dados de Angelis et al (2015) ; Angelis et al (2014) ; Chevreul et al (2014) ; Cavazza et al (2016)

até 56% do custo total da doencga. Ainda que
haja peculiaridades locais, os resultados po-
dem direcionar esforcos e apoiar a tomada
de decisdes.

Pesquisas Clinicas

O cenario para o desenvolvimento de pesqui-
sas clinicas no Brasil também nao é favora-
vel. Verifica-se que a burocracia e a demora
no processo de aprovacao de protocolos de
pesquisa dificultam o desenvolvimento de
terapias inovadoras e a adogao de medidas
centradas no paciente, como acontece em
outros paises.

A média mundial de aprovagao de ensaios cli-
nicos, por exemplo, varia de 3 a 4 meses, bem
inferior a do Brasil, que pode ultrapassar um
ano. Essa demora impossibilita a participacao
do Brasil em pesquisas multicéntricas, (que
ocorrem simultaneamente em varios paises).
Além disso, a Resolugao do Conselho Nacio-
nal de Saude (CNS) n°466/2012, que exige a
obrigatoriedade de fornecimento do medi-
camento pelo resto da vida dos participantes
da pesquisa, é outro fator a afetar o ambiente
nacional de pesquisas clinicas. No que se refe-
re as doencgas ultrarraras, vale destacar ainda
a Resolucao 563, publicada em novembro de
17, destinada exclusivamente a enfermidades
com incidéncia menor ou igual a um caso
para cada 50 mil habitantes. Essa Resolucao
responsabiliza o patrocinador pelo acesso

gratuito a todos os participantes da pesquisa
aos métodos profilaticos, diagndsticos e te-
rapéuticos considerados mais eficazes, pelo
prazo de cinco anos, apods obtengao do regis-
tro na ANVISA.

Essas experiéncias reforcam a importancia da
internacionalizacdo dos ensaios clinicos, das
parcerias publico-privadas, da estruturacao
de servigos diferenciados de atendimento e
da desburocratizacao para disponibilizagao
de medicamentos 6rfaos, incorporando-os
aos sistemas de saude.

Alguns paises adotaram estratégias para agi-
lizar o acesso do paciente ao medicamento
orfao, como revisdo rapida da documentacao
e reducao de exigéncias técnicas nos parame-
tros de avaliagdo e outras facilidades. As politi-
cas diferem de acordo com as caracteristicas
do sistema de saude, se publicos ou privados.
Outra solugao diferenciada que poderia servir
como inspiragcao é a autorizagcao temporaria
de uso de medicamentos para pacientes com
doencas raras, em casos de risco de vida ou
na auséncia de alternativa terapéutica, como
acontece na Franga e na Espanha.
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)

A voz do paciente:

"E preciso rever a legislacdo
de pesquisa clinica no

Brasil. Ela nao é atrativa para
desenvolvimento de estudos
no pais."

O papel dos Pacientes

Muitas organizacdes tém papel-chave para o
paciente e para o desenvolvimento do am-
biente: por um lado, oferecem servigos de
apoio e aconselhamento, desempenhando
um papel que caberia ao proéprio sistema
de saude; por outro lado, dao visibilidade ao
tema e pressionam os poderes Executivo,
Legislativo e Judiciario a encontrar solugdes
para garantir o acesso aos tratamentos. Esta
mobilizacao é fundamental também para
combater a falta de informacao, que ainda
€ um dos principais entraves ao diagndstico
precoce e ao tratamento adequado das do-
engas raras.

Hoje as atividades das Associagcdes de Pacien-
tes estao voltadas para:

Suporte de pacientes e familiares no que
diz respeito a conhecimento, suporte e di-
recionamento no acesso ao tratamento e na
melhoria da qualidade de vida;

Promocao de palestras e outras atividades
para aumentar a visibilidade do tema entre
diferentes publicos;

Participacao junto a agentes publicos para
desenvolvimento de politicas e conscienti-
zagao;

Colaboragao com outras entidades meno-
res;

Elaboragao de projetos para captacao de re-
CUrsos.

Entre os projetos defendidos de forma prio-
ritaria:
Conscientizacao e incorporacao do “Teste do
Pezinho”;

Estipulacao de prazo, por lei, para CONITEC
para incorporagcéo de drogas no SUS logo
apos registro;

Implementacao imediata de uma politica
de doencgas raras;

Divulgagcao na TV, em ambito nacional, so-
bre o tema.

E essencial ressaltar, ainda, o aumento do pro-
tagonismo das associa¢cdes nos ultimos anos,
gue passaram a atuar em advocacy, atuando
fortemente para ampliar o awareness e mu-
dar politicas publicas, estendendo o cuidado
com os pacientes e suas familias.

T

A voz do paciente:

'O trabalho de um diretor de
uma Associacao de pacientes,
€ praticamente 24 horas."

Educacao e Capacitagao
Profissional

A sensibilizacdo dos profissionais da area de
saude, inclusive na atencao basica, € um co-
nhecido entrave do sistema. Para fomentar o
interesse e reforcar a capacitacao, é preciso
trabalhar:

a falta de conhecimento e entendimento
das doencgas por todos os agentes envolvi-
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dos na regulamentagao e no controle das
politicas;

a consciéncia por parte de médicos e enfer-
meiros para identificar e diagnosticar efeti-
vamente as enfermidades;

a alta rotatividade de profissionais nas uni-
dades do SUS, que prejudica o controle proé-
Ximo e o acompanhamento do paciente;

o desenvolvimento dos centros, com equi-
pamentos e equipes adequadas.

A voz do paciente:

"As vezes, ndo sdo os médicos.
Os nhossos maiores olheiros sao,
na verdade, os enfermeiros.”
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Impacto
Orcamentario

Na estimativa da INTERFARMA, o incremento
no orcamento seria diretamente proporcio-
nal ao numero de pacientes beneficiados por
protocolos, diagndsticos precoces e precisos,
tratamentos adequados, medicacao especi-
fica e supervisao de equipes especializadas.

Em contrapartida, cairiam os custos com a

dicagao, com os processos judiciais e com a
seguridade social, além dos beneficios previ-
denciarios a que tém direito pacientes e seus
cuidadores. Acrescente-se ainda, a queda nas
despesas com tratamentos desnecessarios e
incorretos e suas possiveis e frequentes com-
plicagdes que requerem internagdes hospita-
lares, gerando mais custos.

judicializacao, que impactam significativa-
mente os orcamentos federal, estadual e mu-
nicipal, visto que englobam gastos com me-

SUMARIO DO IMPACTO ORGAMENTARIO POR DOENGA RARA

Pacientes tratados Custo total/ano (R$ MM)

E:;";;i?ls Estimados Estimados et
Atualmente com o Atualmente com o e
protocolo protocolo
115 8,9

Indicagdo/

Doengas Rara

Acromegalia 1.770 553 34,4 381% 288%
Cushing 8.300 0 45 0 3,0%* - -
Fabry 1.769 612 772 269,9 340,4 26% 26%
Gaucher 2.588 734 1.000 465,5 511,9 36% 10%
HAE 3.100 300 300 182,2 147,1 0% -19%
HAP 8.243 63 450 7,8 51,6 614% 566%
HPTEC 1.973 70 387 13,5 60,2 453% 346%
Lapus 26.255 904 2.327 45,3 94,1 157% 108%
Eritematoso

Sistémico

Mielofibrose 2.000 105 163 23,6 29,6%* 55% 25%
MPS VI 250 155 162 194,2 163,8 5% -16%
Nienmann-Pick 1.725 22 100 9,3 16,5 355% 78%
Pompe 3.450 106 120 119,5 110,9 13% -7%
Tumor 100.000 44 69 5,1 6,5%* 57% 27%

Neuroendécrino

Fonte: Dados fornecidos pela Interfarma, Datasus, estudos epidemioldgicos publicados, bases proprietarias da QuintilesIMS.

*Observagao: os calculos, premissas e estimativas realizadas pela QI para este estudo foram baseados nas informacdes disponiveis de facil acesso e sem a adogdo de
metodologias especificas ou validagdo com especialistas; ndo devem, portanto, ser adotados como referencial e fonte para outros fins (ex.. estudos, protocolos etc.).
**Para o calculo de custo total no ano para estes indicados, a Interfarma adotou um fator de 0,5 por conta do delay para inicio de tratamento.
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Conclusao

Sdo inegdveis os avancos obtidos apds a pu-
blicacdo da Portaria 199/2014, em especial o
reconhecimento dos pacientes com doencas
raras no Pais por meio de Protocolos Clinicos
e servicos de saude especializados. A experi-
éncia internacional corrobora essa visao, de-
monstrando que a politica de implantacao
de centros de referéncia representa melhora
significativa em todos os aspectos - sejam eles
de natureza emocional, social, organizacio-
nal, cultural ou econémica. No entanto, pas-
sados trés anos da promulgacao, pacientes e
familiares tém que trabalhar a frustracdo ao
ver hospitais aguardando habilitacdo e a mo-
rosidade na publicagao de PCDTs.

A necessidade de uma politica nacional forte
e expressiva se faz presente diante das regula-
¢oes atuais, que desconsideram as especifici-
dades dos medicamentos o6rfaos, afetando o
acesso a tratamentos e impactando negativa-
mente a saude e a qualidade de vida dessas
pessoas.

A voz do paciente:

"Existe uma portaria sem
aplicabilidade. A gente nao
tem algo com a forca de Lei."

O cenario econdmico e o interesse do governo
mantém-se como barreiras a serem transpos-
tas. Os recursos limitados da Saude, a buro-
cracia, os entraves politicos e crises, apesar do
envolvimento de alguns deputados e senado-
res, contribuem para a lentiddo dos avancos.

Nesse cenario, a Judicializagao continua sen-
do uma das principais formas de acesso aos
tratamentos, limitando-se, porém, aos que
sao mais esclarecidos ou que mantém con-
tato com associagcdes mais preparadas. Aléem
da indefinicdo de responsabilidades para pa-
gadores privados (Agéncia Nacional de Saude
Suplementar), a legislagao atual prejudica o
interesse da industria e nao favorece o desen-
volvimento de pesquisas clinicas.

A pressao por parte das associacoes de pa-
cientes mostra-se essencial para manter a
discussao e o interesse. A uniao dessas enti-
dades fortaleceria a luta. O didlogo e a uniao
com a industria farmacéutica também sao
pecas fundamentais para a aceleragcao dos
processos de registro, definicdo de precos e
negociagdes com o governo. Com objetivos
transparentes e fiscalizagcao sobre a atuacao
das industrias farmacéuticas, esta parceria
beneficiaria o objetivo final, pressionando po-
sitivamente as instituicdes governamentais.

Em resumo, o caminho para a acao € a uniao
de setores, publicos e privados. Relagdes mais
préximas entre todos os agentes e organiza-
¢oes, espelhadas nos modelos de sucesso em
outros paises, podem acelerar os processos
e mudar a realidade nacional. Cursos de ca-
pacitacao e gestao, treinamento de equipes,
formacao continua de especialistas, incluindo
geneticistas, e o fomento de pesquisas clini-
cas sao algumas iniciativas para um avanco
consistente das politicas de acesso. Por fim, a
criagao de uma Politica Publica, ao invés de
Portarias, pode reduzir a burocracia que atra-
vanca o andamento do processo em todos os
niveis.
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