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Incorporag¢des de medicamentos para doengas raras no Brasil:
é possivel acesso integral a estes pacientes?

Incorporation of drugs for rare diseases in Brazil:
is it possible to have full access to these patients?
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Abstract This study aims to describe the profi-
le for the requested incorporation of rare disease
drugs submitted to CONITEC and its recom-
mendations, comparing the incorporation criteria
employed by other HTA agencies globally. To this
end, requests for the treatment of rare diseases sub-
mitted to CONITEC from July 2012 to June 2019
and its recommendations to the Brazilian Unified
Health System (SUS) were included in this study.
Subsequently, we compared the criteria used by
CONITEC and other HTA agencies to incorporate
these drugs. Sixty medicine incorporation requests
to treat thirty rare diseases were submitted to CO-
NITEC. Pharmaceutical companies made the most
requests (66%). Budget impact analyses were pre-
sented in 85% of the requests and HT economic
analyses in 68%. A total of 52% of the requests
were incorporated into the SUS. CONITEC’s jus-
tifications for the non-incorporation were the lack
of quality clinical evidence, non-cost-effective tech-
nologies, and modest clinical benefits that do not
justify the high prices. International HTA agencies
(CAN, UK, FR, AUS) use different criteria for rare
diseases assessments. The data indicate that most
of the evaluated drugs were incorporated into the
SUS, and adopting different criteria to assess the
incorporation of rare diseases medicines will possi-
bly strengthen decision-making.

Key words Rare diseases, Health technology asses-
sment, Unified Health System

Resumo Descrever o perfil de solicitagbes de incor-
poragdo de medicamentos para doengas raras (DR)
enviadas a Comissdo Nacional de Incorporagio de
Tecnologias no SUS (CONITEC) e suas recomenda-
¢oes, comparando critérios usados para incorporagio
com outras agéncias de avaliages de tecnologias em
satide (ATS) no mundo. Para tanto, foram avalia-
das as solicitagdes submetidas a CONITEC e suas
recomendagdes ao SUS, de julho de 2012 a junho
de 2019, para tratamento de DR. A seguir, foi feita
comparagdo dos critérios utilizados pela CONITEC e
por outras agéncias de ATS para incorporagio destes
medicamentos. Houve 60 solicitacdes de incorporagio
para 30 DR a CONITEC. A maioria das solicitagdes
(66%) foi feita por indistrias farmacéuticas. Andli-
ses de impacto or¢amentdrio foram apresentadas em
85% das solicitagdes e andlises econdmicas de tecno-
logias em satide em 68% delas. Trinta e duas (52%)
do total de avaliages foram incorporadas ao SUS. As
justificativas da CONITEC para a ndo incorporagdo
foram auséncia de evidéncia clinica, tecnologias ndo
custo-efetivas e modestos beneficios clinicos que nio
justificam o prego. Agéncias de ATS internacionais
(UK, FR, CAN, AUS) usam critérios diferenciados
para avaliagées de DR. Os dados apontam que a
maioria dos medicamentos avaliados foi incorporada
ao SUS e que a adogdo de critérios diferenciados para
avaliagdo da incorporagio de medicamentos para DR
possivelmente trard robustez a tomada de decisio.
Palavras-chave Doengas raras, Avaliagio da tecno-
logia em satide, Sistema Unico de Satide.
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Introducao

No ambito da satide publica no Brasil, foi cria-
da em 1990 a Lei 8.080 que constituiu o Sistema
Unico de Saide (SUS) que tem como principios
a Universalidade, a Integralidade e a Equidade’,
respeitando o Art. 196 da Constituigao de 1988
a satide é um direito de todos e dever do Estado®.
O principio da Universalidade preconiza o acesso
a saude a todos os cidadios. A Equidade permi-
tiria a auséncia de diferencas injustas, evitdveis
ou remedidveis na saide de popula¢des ou gru-
pos definidos com critérios sociais, econdmicos,
demograficos ou geograficos®. Jd o conceito de
Integralidade, mais especificamente, apresenta-
se como a necessidade de compreender o indi-
viduo enquanto ser biopsicossocial em sua es-
séncia, passando pela possibilidade de acesso a
todos os niveis do sistema, o que nos leva a sua
pratica mais concreta, com a intengdo de dar-lhe
materialidade a vida dos servigos*. Sendo assim,
Carnut* definiu a integralidade como um princi-
pio-diretriz do SUS. Principio, pois, se vale da ex-
planagdo filoséfica do ser humano, e diretriz por
ter se tornado algo concreto, que guia 0 processo
de trabalho.

Neste contexto, 0 acesso especifico a medica-
mentos é assegurado por duas politicas ptiblicas
de satde, a Politica Nacional de Medicamentos® e
a Politica Nacional de Assisténcia Farmacéutica®.
Contudo, nos dltimos anos, o SUS tem apresen-
tado alguns desafios para a sua sustentabilidade,
entre eles, assegurar o seu financiamento. A pes-
quisa cientifica na drea da satide tem produzido
aumento expressivo de alternativas de detecgao,
prevencdo e tratamento de doengas, porém res-
tri¢des orgamentdrias ndo permitem que os siste-
mas de cuidado a sadde oferecam todas as inter-
vengdes para todos os pacientes’.

No campo de avaliacdes de tecnologias em
saude (ATS) e, frente a necessidade crescente de
eficiéncia na alocagdo dos recursos em sauide,
sentiu-se, entdo, a necessidade da criagdo de uma
comissao para auxiliar o Ministério da Satde na
tomada de decisao, chamada de Comissao Na-
cional de Incorporagdo de Tecnologias no SUS
(CONITEC). Esta comissao foi instituida em 28
de abril de 2011, data em que foi publicada a lei
n° 12.401, sendo definidos critérios e prazos para
a incorporagdo de tecnologias no SUS®.

E um grande desafio da drea de ATS a garan-
tia de que também sejam realizadas andlises, re-
gistros e disponibilizagdo de medicamentos para
doengas raras (DR)°. O termo coletivo - doencas
raras - é usado para incluir um grupo muito he-

terogéneo de distirbios que pode afetar qualquer
sistema do organismo. Também sdo chamadas
de doengas “6rfas”, pois, usualmente, se conhe-
ce pouco sobre as suas causas e terapias eficazes
ainda sdo limitadas. A maioria destas doencas
¢ de origem genética, muitas vezes incapacitante,
que afeta substancialmente a expectativa de vida
e prejudica as habilidades fisicas e mentais, redu-
zindo a qualidade de vida do individuo. Estas do-
engas sdo consideradas um importante proble-
ma de saide publica, sendo negligenciadas por
muitos anos pelos sistemas de satde e industrias
farmacéuticas''.

A Organiza¢do Mundial de Satde, em 2012,
mapeou entre cinco mil e oito mil doengas ra-
ras. O conceito de doengas raras adotado por este
grupo envolve caracteristicas da doenga e fatores
epidemioldgicos, com determinacio de baixa
prevaléncia'?. E importante notar que a defini-
¢do0 epidemiologica varia entre diferentes paises.
No Brasil, por exemplo, em 2014, o Ministério
da Saude estabeleceu como doenca rara aquela
que possui prevaléncia abaixo de 65 a cada cem
pessoas”. A real prevaléncia destas doencas é di-
ficil de estimar, ja que a literatura tem apontado
a auséncia de dados confidveis, baixa consisténcia
entre fontes de informacio e baixa qualidade me-
todolodgica dos estudos epidemioldgicos™.

Apé6s ampla discussdo com agentes do go-
verno, pesquisadores, médicos e associagdes de
pacientes, foi promulgada em 2014 a Politica
Nacional de Aten¢do Integral as Pessoas com
Doengas Raras no SUSY, a qual busca atenc¢do
mais digna, humana e inclusiva para aqueles com
doengas raras. Esta Politica apresenta como um
dos principios norteadores a incorporagdo de
medicamentos voltados para as doengas raras
e indicados no 4mbito do SUS, que devem ser
resultado das recomendagdes formuladas por
6rgdos governamentais a partir do processo de
avaliacdo e aprovagio pela CONITEC. Partindo
desse principio e para garantir a efetivagdo dos
objetivos desta Politica, a primeira acdo desem-
penhada pelo Ministério da Satide foi um painel
de especialistas que priorizou doze protocolos
clinicos para a atengao integral as pessoas com
doencgas raras®.

Apesar dos avan¢os nos ultimos anos, o cum-
primento dos principios da universalidade, da
equidade e de integralidade no SUS ainda é um
desafio a luz da Politica Nacional de Aten¢do In-
tegral as Pessoas com Doengas Raras'®. A escassez
de evidéncias cientificas adequadas, junto com o
alto custo dos tratamentos, acaba por dificultar
a incorporagdo destas terapias e, muitas vezes,



ocorre transferéncia a Justica a decisdo sobre o
acesso a produtos de satude pelo individuo'”.
Diante deste cendrio, as doengas raras tém de-
mandado atenc¢do de pesquisadores e de tomado-
res de decisdo, no sentido de verificar se estas de-
vem ganhar critérios de avaliagdo diferenciados
em comparagao as demais doencas no 4mbito da
ATS’. Sabendo que pacientes acometidos com al-
guma doenga rara representam uma importante
parcela da populagio, torna-se essencial entender
os resultados do processo de incorporagio das
tecnologias disponibilizadas para estes, compa-
rando com paises que também possuem agéncias
de ATS consolidadas.

O presente estudo tem como objetivo des-
crever o perfil de solicitacoes de incorporacio
de medicamentos para doencas raras enviadas a
CONITEC e suas recomenda¢des, comparando
os critérios usados para incorporag¢do de medica-
mentos para doengas raras com outras agéncias
de ATS reconhecidas mundialmente.

Métodos

Perfil das solicita¢oes de incorporacao de
medicamentos para doengas raras no Brasil

Trata-se de estudo descritivo e exploratério
realizado por meio de levantamentos e andlises
quantitativas das solicitacdes de incorporagio de
medicamentos enviadas a CONITEC e suas reco-
mendagdes ao SUS, no periodo de julho de 2012
— més e ano de inicio das publica¢des das ava-
liagdes no site online (http://conitec.gov.br/) — a
junho de 2019 para tratamento de doengas raras.

Os dados referentes as submissdes e as reco-
mendagées da CONITEC foram coletados de
documentos disponibilizados em seu site online
(http://conitec.gov.br/), considerando o critério
estabelecido pela Portaria n° 199, de 30 de janeiro
de 2014, chamada de Politica Nacional de Aten-
¢do Integral as Pessoas com Doengas Raras, em
que se considera como doenca rara aquela que
afeta até 65 pessoas em cada cem mil individuos®.

A andlise quantitativa das recomendagdes
positivas ou negativas foi realizada apods a selecao
de todas as solicitacbes que se enquadraram na
definicdo mencionada anteriormente de doenga
rara. A seguir, as solicitagdes foram apresentadas
quanto as indica¢des dos medicamentos, princi-
pios ativos, demandante, ano, tipo de estudo para
evidéncia clinica, tipo de avaliagdo economica,
recomendagdo inicial, recomendacdo pds consul-
ta publica e resultado da incorporac¢io requerida.

Os dados coletados foram armazenados e anali-
sados em planilha pré-formatada do Microsoft
Office Excel”365 ProPlus. Uma estatistica descri-
tiva foi utilizada e os resultados foram expressos
como frequéncia absoluta e/ou relativa.

Critérios utilizados por outras agéncias de
ATS para incorpora¢ao de medicamentos
para doengas raras

Foi realizada andlise comparativa dos crité-
rios usados pela CONITEC para incorporagio de
medicamentos para doengas raras no Brasil e por
agéncias de ATS internacionais. As agéncias de
ATS de interesse foram escolhidas devido ao pio-
neirismo na area e por pertencerem a paises cujo
sistema de satide se assemelha ao brasileiro. Sdo
elas: Pharmaceutical Benefits Advisory Committee
(PBAC) da Australia, Canadian Agency for Drugs
and Technologies in Health (CADTH) do Canada,
The National Institute for Health and Care Excel-
lence (NICE) do Reino Unido e Haute Autorité
de Santé (HAS) da Franca. Para tanto, realizou-se
pesquisa bibliogréfica nas bases de dados Pub-
Med e SciELO, considerando periodo de busca
até junho de 2019, além de consulta aos web sites
das referidas agéncias de ATS.

Resultados

Andlise geral das solicitagcoes
de incorporagao

Entre os meses de julho de 2012 a junho de
2019 houve 60 solicitagdes de incorporagdo de
medicamentos para o tratamento de 30 doencas
raras 8 CONITEC (Quadros 1 e 2). Vale ressaltar
que, em 2018, um demandante fez uma submis-
sdo de incorporagdo para tratamento de Uveites,
entretanto, a CONITEC, durante sua avaliacio,
deliberou dois subgrupos da doenca, Uveites Ati-
vas e Uveites Inativas. Por esse motivo, analisare-
mos 60 solicitacdes e 61 recomendacdes.

A maioria das solicitagdes de incorpora¢do
enviadas 8 CONITEC foi realizada pela industria
farmacéutica (40; 66%), seguido pela Secretaria
de Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos
do Ministério da Satde — SCTIE/MS (11; 18%)
e Secretaria de Atengdo a Satide do Ministério da
Satde — SAS/MS (6; 10%). Apenas uma peque-
na parcela foi solicitada por governos estaduais
(25 3%), poder judicidrio (1; 2%) e ambos in-
dustria e médico juntos (1; 2%). As solicitagdes
foram realizadas com base em niveis variados de
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Quadro 1. Solicitagdes de medicamentos para doengas raras incorporados no Sistema Unico de Satde.

o~
©
<
<
St
©
=¥
i
)
S E |E|E |E|E
.= = .5 B=I=
= [95) 7| P 7| DB
LR
g":‘u
2 =
S o L
T SE
© £ E|E E|E
.= g |.5 .= .5
[95) DD N | n
o =} o | o
& o o | O
- < S| 3
S . | < | ol o
T = = [=E = < | o
ot 3] o | O | =
9.2 | E g€ < |
E 8 |g S| a <=
°t—1 Q Q () (] [}
3 ] O | O g| &
o - | 5138
~ S (818 313
Z Z | Z M
<
S g Q| =
= Slg | &
< .8 Y s | N S|
EWelR T|IE |E|R
gS=s |2 € £
R g 5|E = 1.5 =
y 535 |S|E |E|B
K2 | T | | |
5 H g 218 218
"} 2] w | 9 @\ | »
& 3 3|3 3|3
@) O 10 O 10
2
o =
S g s
2% 8
o v
—
‘“EE
55 8
<7 &lE |glE |E|E
[95) [ R 7DD
3
= <
5 =
=
2 = v
%) = R =
N
- — =8| =]
= B2 ElIE | =
[=} b »—»—1“»—1»—1
(=¥ [ V|V Sl V|V
= @ S|l8d 3|
4 £ S =8 |8
)
2
g
=] .8 & .8 g .8
§ |2 |B|lE |28
w w | wv |
g =t B | B BB
7] < < | o < | o
A kS S |8 K= R
< —
HOA>O =
&5 & <
Hv—ium . —
° Y 39| o
=1 898 ﬁ
- <
& T O T = < | e
Q = S| E| & 9=
= < < | = ZH=]
QO Wl O[3 < |3
= 292 2|2
_EQ).QE 8.‘3
2Rt |52
L
o5l o5 2l
Q &l 9= = | O
IR S E
=2 =g |<|<
0 o
s |, £ 2
] 7] (= <
3] < wag
—
g = vo|lo =3 | 0
= =} QUQ,SQ
9 8 Sl o E'5| &
= -~ ?“‘“U“E
2 g 2|8 El 3|3
= |2 B85 8|3
<< O |< oA | &
° © © | © |
= = | = - =
é =) o |o o |o
Q ISERS SRS

Fonte: Elaboragao propria.

evidéncias clinicas, desde relatos de caso até re-
vises sistemdticas com metandlises. As revisdes
sistemadticas passaram a integrar os dossiés mais
frequentemente a partir de 2017.

Andlises de impacto or¢amentdrio estavam
presentes em cerca de 85% (51) das 60 solicita-
¢des enviadas & CONITEC, enquanto andlises
econdmicas de tecnologias em saude, tais como
custo-minimizagao, custo-efetividade e custo-u-
tilidade, estavam presentes em 68% (41) delas.
Como pode ser observado na Figura la, oito
entre as nove solicitagdes que ndo apresentaram
andlise de impacto orcamentdrio tiveram a SAS/
MS, SCTIE/MS ou governos estaduais como de-
mandantes. Com relacdo a falta de anélises eco-
noémicas de tecnologias em saude, 17 entre os 19
pedidos que ndo apresentaram qualquer andlise
deste tipo, também partiram dos mesmos de-
mandantes supracitados (Figura 1b).

As doengas raras demandadas

Dentre as 30 doengas raras com solicita¢cdes
de incorporagio de medicamentos, esclerose
multipla teve o maior numero de solicita¢des,
doze ao total (20%), sendo que apenas cinco
destas foram incorporadas. Também podemos
destacar a espondilite ancilosante [cinco solici-
tagdes (8%), quatro incorporadas]; acromegalia
[quatro solicitagdes (7%), uma incorporadal], hi-
pertensdo arterial pulmonar [quatro solicitacdes
(7%), duas incorporadas] e mucopolissacaridose
[quatro solicitagdes (7%), quatro incorporadas].
Os diferentes subtipos de cada doenga nio foram
considerados ao agrupar o nimero de demandas
por doenga.

Recomendagoes da CONITEC

A Figura 2 mostra a evolugdo das solicitagdes
de incorporagio entre julho de 2012 e junho de
2019, bem como a caracteriza¢io dos deman-
dantes quanto a recomendagdo inicial e a final
da CONITEC. Das 61 avalia¢des de incorpora-
¢30 de medicamentos para doencas raras, apenas
20 (33%) apresentaram recomendac¢do inicial
pré-consulta publica positiva. Entretanto, apds
consulta publica, houve uma inversiao nestes na-
meros, e, desta forma, 32 (52%) passaram a ter
recomendagdo positiva, sendo de fato incorpora-
das ao SUS. Podemos notar que nos anos iniciais
(2012 e 2013) houve um elevado nimero de so-
licitagdes enviadas 3 CONITEC, tanto por parte
do governo quanto da industria, e, todas as reco-
mendagdes iniciais foram mantidas. As recomen-
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[ industria

4
2 1
Incorporado Naio incorporado Incorporado Naio incorporado
Com andlise Sem andlise
de impacto or¢amentério de impacto orcamentério
1B Analises economicas de Tecnologia em Satide
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<

£ Demandante

;g [ ] sAS/MS

<

5

& 6 [ sCTIE/MS

LJ Governos Estaduais

M judicidrio

Incorporado Naio incorporado

Ao menos uma andlise econdmica
de Tecnologia em Saude

6 3 B Industria & Médico
[ Industria
|
Incorporado Naio incorporado

Sem analise econdmica
de Tecnologia em Saude

Figuras 1A e 1B. Quantidade de andlises de impacto or¢amentario e anélises econdmicas de tecnologias em saude
presentes nas solicitagdes incorporadas ou nao pela CONITEC. SCTIE/MS: Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e
Insumos Estratégicos/Ministério da Satide; SAS/MS: Secretaria de Atengdo a Satide/Ministério da Sadde.

Fonte: Elaboragdo prépria a partir do levantamento dos pedido

dagdes iniciais negativas comegaram a ser rever-
tidas a partir de 2016 e passaram a ser recorrentes
nos anos seguintes, independentemente do tipo
de demandante.

Das 12 solicitagdes de incorporagdo que ti-
veram decisdes revertidas apds consulta publica,
as justificativas da CONITEC para a recomen-
dagdo negativa inicial se apoiaram na auséncia
de evidéncias clinicas de qualidade, incerteza da
efetividade, ndo serem opgdes custo-efetivas em

s de incorporagao a CONITEC.

relacdo as opgdes ja incluidas no SUS, fragilidade
das evidéncias e modestos beneficios clinicos que
ndo justificam o alto preco. As evidéncias clinicas
apresentadas pelos demandantes nestas solicita-
¢oes foram, minimamente, estudos clinicos fase
I1I.

As recomendacdes negativas iniciais que fo-
ram revertidas em positivas se apoiaram no alto
numero de contribui¢des favordveis a incorpo-
racao de medicamentos para doengas raras; por

w
w
w
w

120T ‘095S-L¥SS:(11)9T “BAID[0D) dpnes X BIUQID)



w
w
wu
[=)}

Biglia LV et al.

Recomendagdes iniciais (pré-CP)
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= SCTIE/MS |4
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N Industria 1
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g o L
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g 0 SAS/MS [1
RIS Industria
g = SCTIE/MS |1
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b= SAS/MS |1
o .
Industria 2
o SAS/MS |4
< Inddstria 1

Quantidade

M Nio recomendado

Recomendagdes finais (pés CP)

Industria 2

SCTIE/MS

Inddustria

SCTIE/MS
Inddustria

H]

4
4

Judiciario
Industria |1

SAS/MS |1
Inddtstria

SCTIE/MS [1
Industria/Médico

Anos e demandantes

Governos Estaduais
SAS/MS |1
Industria

SAS/MS 4
Industria

2013

I

2012

Quantidade

Recomendado

Figura 2. Evolucdo das recomendagdes iniciais (pré CP = pré consulta publica) e finais (pés CP = pds consulta
publica) da CONITEC de julho de 2012 a junho de 2019. SCTIE/MS: Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Insumos
Estratégicos/Ministério da Satide; SAS/MS: Secretaria de Atengdo a Saide/Ministério da Satde.

Fonte: Elaboragdo prépria a partir do levantamento dos pedidos de incorporagao a CONITEC.

exemplo, a Hemoglobintiria Paroxistica Noturna
que obteve 2.451 contribui¢des. As principais
contribui¢des da consulta publica estavam rela-
cionadas a apresentacdo de novos estudos clini-
cos, presenga de medicamento genérico disponi-
vel no mercado, o medicamento solicitado era o
unico tratamento disponivel para a doenga, além
da negociagdo de preco com a industria.

Critérios utilizados por agéncias de ATS
internacionais para incorporagéo de
medicamentos para doengas raras

Um estudo realizado pela agéncia canadense
CADTHY" comparou diversos processos de ATS
para doengas raras em alguns paises como Ingla-
terra, Franca, Austrélia e o préprio Canad4. A Ta-
bela 1 é uma adaptagdo de dados do relatério do
CADTH e a coluna do Brasil foi respondida com
base no levantamento bibliografico feito para o
desenvolvimento deste trabalho, apenas com da-
dos publicos do proéprio site da CONITEC.

Observa-se que apenas o NICE usufrui dos
seis critérios adotados na avaliagdo, apesar de ndo
definir a prevaléncia exata de uma doenga con-
siderada rara. Dentre as demais, apenas a PBAC

possui um processo diferenciado para submissao
de pedido de inclusdo para doengas raras. Entre
as quatro agéncias de ATS internacionais, todas
usam como critério consideracdes diferenciadas
quanto as avaliagdes econdmicas. Vale destacar
que apenas a Inglaterra e o Brasil informam estar
dispostos a fazer acordos de partilha de risco com
os demandantes das tecnologias.

Discussao

Diante dos dados apresentados neste estudo e
tendo em vista que até o inicio das publica¢des
das avaliagoes por parte da CONITEC a maioria
dos medicamentos para doengcas raras atendidas
pelo SUS tratava apenas os sintomas®, pode-se
notar importante avango na forma como sio tra-
tados os pacientes com doengas raras. A maioria
das tecnologias avaliadas entre julho de 2012 e
junho de 2019 pela CONITEC incluiu medica-
mentos 6rfaos capazes de interferir na progressao
da doenga.

A Politica Nacional de Aten¢do as Pessoas
com Doengas Raras norteou caminhos e metas
para que houvesse a priorizacao de alguns proto-



Tabela 1. Critérios usados por agéncias de ATS internacionais para incorpora¢do de medicamentos para doencas

raras.
. . Paises e suas agéncias de ATS
Critérios usa:lc‘l:zr[? se las agéncias Canadd Inglaterra Fran¢a Austrdlia  Brasil
CADTH NICE HAS PBAC CONITEC
Hd um processo de ATS distinto para doencas Nao Sim Nao Sim Nao
raras? Ou o processo padrio tem critérios
diferentes para doengcas raras?
Ha critério de defini¢do para os medicamentos Nao Sim* Nao Sim Sim
para doengas raras?
Ha um comité especial para auxiliar a avaliagao? Nao Sim Nao Nio Nio
Pacientes ou grupos de pacientes fazem parte do NR Sim NR NR Nao
comité de avaliacdo especial?
Alguma consideragao diferenciada é feita para Sim Sim Sim Sim Nao

avaliacdo econdmica?

Acordos de risco compartilhado sdo considerados? NR

Sim NR NR Sim

*Apesar de ter o critério de ser doenga rara, nao existe prevaléncia bem definida para sua defini¢ao. NR: Nao reportado.

Fonte: Elaboragdo prépria a partir do levantamento dos critérios das agéncias internacionais.

colos clinicos e diretrizes terapéuticas (PCDT)".
A partir da necessidade de acelerar a chegada dos
medicamentos 6rfaos criada ap6s essa Politica de
2014", a ANVISA, com a RDC 205/17, estipulou
um procedimento para registro de medicamen-
tos 6rfaos: os medicamentos registrados por meio
de critérios pré-estabelecidos, seriam priorizados
tendo o prazo de até 365 dias para serem comer-
cializados?'. Aos poucos, entdo, toma forma a
maneira como o sistema de satide brasileiro lida
com doengas raras. E possivel que, entre outros
fatores, haja uma relagao causal entre o aumento
do ntimero de demandas de incorporacdo a partir
de 2017 e este novo cenario para doencas raras,
tal como ocorreu nos EUA apés instauragio de
incentivos e legislagdes (Orphan Drug Act)?>>.

Com os avangos por meio de Politicas e Re-
solugdes, os pacientes passaram a ter a chance de
serem tratados pelo sistema de satide de maneira
mais digna. Tem-se entdo, a tentativa de fazer va-
ler dois dos trés principios do SUS!: a equidade,
ja que pacientes que sofrem de condi¢des raras
devem ter a mesma oportunidade de receber
tratamento que outros pacientes com disturbios
mais frequentes?; e a universalidade, por meio
da inclusdo deste grupo de pacientes nas politi-
cas publicas de saude. J4 a integralidade, devido a
dificuldade de organizar um sistema que consiga
cuidar do paciente em sua totalidade, seja em do-
engas raras ou mais prevalentes?, ainda ¢ um dos
aspectos almejados.

E importante destacar que, apesar da maio-
ria das solicitacdes de incorporagdo enviadas

a CONITEC ter tido decisdo positiva, o acesso
ao tratamento pode ser mais dificil do que se
espera. Problemas de logistica, distribuicdo e
abastecimento sdo frequentes nas farmdcias do
componente especializado, gerando impacto na
disponibilidade e, portanto, no tratamento dos
usudrios de medicamentos®.

A questdo fundamental quando se discute o
presente tema € o impacto or¢amentario que tais
incorporagdes acarretam ao sistema, j4 que se
trata de medicamentos para um ndmero restrito
de pacientes e geralmente tém alto custo de fa-
brica¢do e venda. De acordo com estimativas do
Ministério da Saide publicadas pela Interfarma®,
somente em 2016, os gastos da Unido com ag¢des
judiciais atingiram R$1,3 bilhdo, um aumento de
23% em relagdo ao ano anterior. A participacdo
dos medicamentos 6rfaos nestes gastos por via ju-
dicial ja representa 90% do custo total, com me-
tade dos medicamentos mais judicializados em
2016 sendo para tratamento de doencas raras®.
Desta forma, ja existe um alto gasto com aquisicdo
de medicamentos para esse grupo de doengas por
parte da Unido, somado a falta de previsibilidade
na alocagao de recursos, diminui¢ao no poder de
negociacdo com as industrias e menor nimero de
pacientes beneficiados. Ante este cendrio, é possi-
vel que a incorporacio destes medicamentos no
SUS possa trazer maior controle nos gastos com
agdes judiciais e ainda possibilitar tratamento a
um maior niumero de pacientes.

A comparacdo dos critérios utilizados por
agéncias internacionais de ATS explicita que a
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forma como é avaliada uma doencga rara é um
tema atual e ainda precisa de amadurecimento.
Entende-se que, por mais que o pais invista em
satde, ndo é possivel pagar tudo para todos’. Por
esse motivo, debater formas mais efetivas, além
da metodologia de custo-efetividade e impacto
orcamentdrio, para avaliar as novas tecnologias
se faz tdo importante. Como se observou nas
cinco agéncias de ATS incluidas neste trabalho,
critérios diferenciados (utilizando principios
menos utilitaristas e considerando tanto a vul-
nerabilidade da populagao atingida quanto a
posicdo da sociedade em relacio a essa inclusio)
e com definicdo de prioridades, pode ser a for-
ma mais indicada para avaliar os medicamentos
para doengas raras® e, assim, melhorar o acesso a
medicamentos a essa populagdo tio diferenciada.
Além disso, alguns novos programas especificos
para avaliar medicamentos para doengas raras
vém surgindo na Europa como tentativa de en-
frentar o cendrio desafiador de maior pressio
politica por mais transparéncia nos processos de
ATS*, como o Patient and Clinician Engagement
(PACE) Meeting e o programa de tomada de de-
cisao do Scottish Medicines Consortium (SMC), o
programa para tecnologia altamente especializa-
da do National Institute for Health and Clinical
Excellence (NICE) na Inglaterra e uma iniciati-
va europeia, 0 Mechanism of Coordinated Access
(MoCA)~.

Entendendo a integralidade como principio
que permeia as tomadas de decisdo e a garantia
do direito a saude, emergem alguns questiona-
mentos cruciais: as incorporagdes de medica-
mentos se realizam a partir de critérios que le-
vem em considerac¢do as necessidades em saude e
a perspectiva da integralidade? E possivel atencao
integral aos pacientes com doengas raras usando
os atuais critérios de avalia¢do de tecnologias em
satide? Um caminho inicial — ainda que complexo
— para tomadores de decisio, poderia ser a identi-
ficacdo dos fatores de valor que julgam relevantes
para cada decisdo, as preferéncias dos grupos en-
volvidos, quais proposi¢cdes de valor sustentam as
decisdes e a construciao de um consenso entre to-
das as partes®®**?. Sendo assim, é preciso tornar
o processo de trabalho mais transparente e parti-
cipativo, sé assim poder-se-ia construir decisdes
coletivas levando em consideragdo perspectivas
minoritarias e até mesmo individuais, sem com-

prometer grupos majoritarios. Isto possibilitaria
a diferenciacdo dos critérios ainda hoje muito
utilizados igualmente tanto para doengas de alta
quanto de baixa prevaléncia.

A prépria CONITEC, em trés das 12 solici-
tagdes em que houve inversdo na recomendagao
inicial, justificou a recomendagdo final positiva
ap6s consulta publica da seguinte maneira: as
evidéncias cientificas em relagio as doengas raras
devem ser analisadas de modo diferente quando
comparadas as doengas de alta prevaléncia. Da
mesma forma, verificou-se a necessidade de acom-
panhamento destes pacientes para que os resultados
do tratamento sejam monitorados e documentados,
presente nos relatérios da Mucopolissacaridose
IVa e V33!, Além disso, reconsiderou-se a decisdo
mediante o cumprimento de critérios provisoria-
mente estabelecidos para doengas raras — relatorio
de Hemoglobindria Paroxistica Noturna®.

Conclusiao

Desde a criacdio da CONITEC, o cendrio de do-
engas raras mudou no sistema publico de saide
brasileiro. Nao podemos negar os avangos con-
quistados que jd foram observados a partir dos
dados apresentados neste trabalho, em que a
maioria (52%) dos medicamentos que a CONI-
TEC avaliou nos dltimos sete anos foram incor-
porados ao SUS. Entretanto, ainda ha desafios
e oportunidades ndo s6 no Brasil, mas também
em paises cujas agéncias de ATS foram pioneiras,
tamanha a relevancia e atualidade do tema. Pai-
ses como Inglaterra e a Austrdlia, por exemplo, ja
apresentam critérios diferenciados significativos
em suas agéncias de ATS.

Por outro lado, os recursos limitados na sat-
de e o cendrio politico econdmico sdo pontos de
atengdo e dificuldade que enfrentamos no Pais.
Entretanto, para que os avanc¢os nio sejam desa-
celerados, é importante trazer para a luz da cons-
ciéncia como estdo se dando os gastos da Uniio,
sobretudo, com judicializa¢des. Este ponto, asso-
ciado a critérios diferenciados e fatores de valor
relevantes para doencas raras, além de politicas
com objetivos bem definidos, possivelmente tra-
rd robustez a tomada de decisdo e maior poten-
cial de acesso dos pacientes a tratamentos que
podem mudar suas vidas.
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