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RESUMO
O presente trabalho tem por objetivo identificar os principais problemas enfrentados
pelo sistema publico de salude no Brasil e revisar os aspectos econémicos, no
ambito das doencas raras e dos medicamentos Orfdos. Trata-se ndo s6 de um
problema de saude publica, j& que refletem em questdes sociais e econdmicas, pois
mesmo que esta seja de baixa prevaléncia, existe um grande namero de pacientes
com tais patologias, sem assisténcia adequada para sua recuperagdo, pois ainda
Sdo poucos os incentivos para desenvolvimento de medicamentos destinados a
doengas raras. Sendo a economia uma disciplina presente em todas as é&reas,
buscou-se através de uma revisdo bibliografica, mostrar como o0s instrumentos
econbmicos podem auxiliar na area da saude, de forma a otimizar 0s servigos
prestados pelo Sistema Unico de Salde, cumprindo com o que estabelece a

Constituicdo Federal de 1988, especificamente no que tange as doengas raras.

Palavras-Chave: Doencas raras; economia da salde; medicamentos 6rfaos; SUS.
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1 INTRODUCAO

O presente trabalho busca identificar os principais problemas enfrentados
pelo sistema publico de salude no Brasil e revisar os aspectos econémicos, no
ambito das doencas raras' e dos medicamentos Orfaos?. A doenca € assim
caracterizada por apresentar baixa prevaléncia na populacdo de um pais, pois
segundo Organiza¢cdo Mundial da Saude, estimativas baseadas em paises europeus
mostram que no Brasil existe cerca de 13 milhdes de pessoas acometidas com
alguma doenca rara, seja ela de origem genética ou néo.

As doengas raras ndo sdo somente um problema de saude publica, j& que
refletem em questdes sociais e econdmicas, pois mesmo que esta seja de baixa
prevaléncia, existe um grande nimero de pacientes com tais patologias, mas essa
raridade torna os investimentos pouco atrativos em termos econémicos e 0S custos
de pesquisa e desenvolvimento muito altos para um mercado consumidor pequeno,
tornando inviavel a producao destes medicamentos.

A Constituicdo Federal de 1988 (CF/88), diz que todo cidaddo tem direito a
salde, e que este € um dever do Estado. Porém, cidaddos portadores de doencas
raras ndo tém acesso a saude de forma igualitaria, como diz um dos principios do
Sistema Unico de Saulde. A atuacdo do governo quanto a salde deveria ser a
promog¢éo a saude, bem como o tratamento e a reabilitagdo de doengas e agravos,
mas o0s pacientes destas anomalias enfrentam muitos obstaculos até adquirir
tratamento.

A importancia deste estudo esta na necessidade muito grande da criagdo de
uma regulagdo econOGmica no Brasil que aborde uma definigdo dessas doengas,
atuando em melhorias na taxa de pacientes raros, redugdo dos sintomas e até
mesmo uma provavel cura (se isto for possivel), visto que ndo hd um conceito Unico
para estas, dificultando a estimativa com maior precisdo de um numero total de
doengas, dificultando protocolos e disponibilidade de medicamento.

Foi efetuado um levantamento de informacbes em artigos, teses,
dissertacbes, e como forma de obter referéncias relevantes mais atualizadas, se
utilizou revistas e sites de noticias para embasamento do estudo em questdo, e

através de uma revisdo bibliografica, o estudo buscou analisar a dimensédo do

1 S&o assim denominadas pela sua baixa prevaléncia, pois acometem 65 individuos a cada 100.000. Para uma
melhor definicdo leia a secdo 4.1.
2 Farmacos utilizados para tratamento de doencas consideradas raras.



problema, identificando quais instrumentos de politicas publicas existentes de
incentivo a pesquisa e desenvolvimento para o tratamento das doengas raras no
Brasil, assim como em outros paises. Verificou também as alternativas para corrigir
a ineficiéncia do Sistema Unico de Salde, quanto a assisténcia aos portadores de
doengas raras.

Assim, apos esta introdugdo o segundo capitulo apresenta definicdes e
conceitos sobre economia da saude, esclarecendo como instrumentos econdmicos
podem auxiliar, na tomada de decisbes no momento de alocar um recurso,
principalmente quando se diz respeito a salde, que se tratando de um bem escasso,
quando o investimento é aplicado a uma agdo que abrange parte de uma populacéo,
uma outra parte acaba sendo prejudicada. Assim a economia pode implantar
politicas que tornem o gerenciamento dos recursos mais eficiente.

O terceiro capitulo traz a teoria das financas publicas, identificando como se
d& o financiamento dos gastos do setor publico. Existem bens que possuem um
elevado custo de investimento, causando desinteresse das industrias em
disponibiliz4-los no mercado, sendo necessaria uma intervengdo do Estado, como
forma de corrigir distorcées e possiveis falhas de mercado. Nesse caso, temos o
exemplo dos farmacos para doencgas raras.

No quarto capitulo, serdo abordadas definicbes para as doencas raras e
drogas 0Orfas, sob a perspectiva de diversos autores, identificando as caracteristicas
e como obter um diagndstico e tratamento adequado, frente as barreiras enfrentadas
no Brasil. E ainda, como essa questdo é tratada em outros paises quanto a
definicdo, politica implantadas e quais incentivos em comparacao ao Brasil.

No quinto capitulo foi verificada a questdo da judicializagéo, pois os gastos
com medicamentos via processo vem crescendo a cada ano, afetando
consideravelmente os cofres publicos, e esta parte tem a intengdo de mostrar de que
forma se da a avaliagdo de um processo referente a solicitacdo para aquisi¢do de
medicamentos, quando o0 mesmo ndo se encontra disponivel de forma gratuita pelo
sistema de salde publico. Os gastos com medicamentos via processo vem

crescendo a cada ano, afetando consideravelmente os cofres publicos.



2 ECONOMIA DA SAUDE

Para saber como surgiu a economia da saude, parte-se de um breve conceito
sobre o que é a economia e também o que € saude.

Segundo Mankiw (2009, p.4), “Economia é o estudo de como a sociedade
administra seus recursos escassos”, trata-se de um problema econ6mico, que é a
escassez de bens e servicos, frente as infinitas necessidades da sociedade, pois
ndo existe a possibilidade de produzir a quantidade de bens necessarios para
satisfazer a populagdo como um todo, de forma a gerar um padréo elevado de vida.
Eis a importancia de se trabalhar a gestdo para melhor alocar estes recursos
limitados, auxiliando na tomada de decisdes dos individuos a fim de maximizar a
utilidade ou satisfagdo dos consumidores.

Antes de tomar qualquer deciséo, o individuo precisa ter conhecimento de
suas opg¢des, e estar ciente que para investir em algo, diminuira o recurso investido
em outro, o que o autor chama de um tipo de tradeoffs, e sua decisdo deve ser
aquela em que seu beneficio seja maior que o custo. Deve ainda estar atento ao
custo de oportunidade, dada a sua escolha, ou seja, aquilo que ele deixou de ter ou

fazer, em prol de sua deciséo.

Outro tradeoff que a sociedade enfrenta € entre eficiéncia e equidade.
Eficiéncia significa que a sociedade esta obtendo o0 maximo que pode de
seus recursos escassos. Equidade significa que os beneficios advindos
desses recursos estdo sendo distribuidos com justica entre os membros da
sociedade. Em outras palavras, a eficiéncia se refere ao tamanho do bolo
econdmico e equidade, a maneira como o bolo é dividido. (Mankiw, Gregory
N. 2009 - p.5).

Mankiw (2009), menciona que se o mercado no momento de gerenciar seus
recursos ndo for eficiente, poderd gerar uma falha de mercado, que pode ser
causada ao implantar uma agéo que prejudique o bem estar de outrem, ou ainda dar
0 poder de mercado a uma determinada empresa, de forma que ela n&o precisa
competir com outras, elevando assim os pregos do seu bem ou servigco. Nesse caso
a implementac@o de politicas publicas, podem de maneira econ6mica, elevar a
eficiéncia da alocagéo.

Segundo Backes et. al (2009), no que diz respeito a saude, a Organizagéo
Mundial da Saude (OMS) define como uma situagdo de completo bem-estar fisico,

mental e social, e ndo apenas a auséncia de doenga. Mas a saude € resultado de



uma juncéo de fatores essenciais a vida, claro que € preciso que se tenha como
prioridade o acesso a saude, porém existem outros aspectos que devem ser levados
em consideracdo, como por exemplo saneamento basico (agua potavel, tratamento
de esgotos, coleta de residuos...), evitando assim o surgimento de novas doencas e
promovendo saude.

No Brasil, a Constituicdo Cidada de 1988, no art. 196, diz que “A saude é
direito de todos e dever do Estado, garantindo mediante politicas sociais e
econbmicas que visem a reducdo do risco de doenca e de outros agravos e ao
acesso universal e igualitario as agfes e servigos para sua promocao, protecdo e
recuperacdo” (BRASIL, 1988), baseado nisso, Arouca (1986) diz ser necessério que
a sociedade tenha melhores condigbes de vida, como um trabalho com um bom
salério, educacado, como forma de se qualificar, alimentacdo, um ambiente favoravel
e ainda uma casa que O proteja de situacOes impostas pela natureza e mais

importante o acesso aos servi¢os de saude.

Se uma pessoa ganha pouco e ndo consegue comprar aquilo que é
fundamental para sua sobrevivéncia, ela ndo consegue recuperar toda
energia que estd gastando no trabalho, e, portanto, se enfraquece; se
alguém mora mal, ndo consegue que sua casa seja uma protecdo contra as
agressfes do meio ambiente; se ndo tem acesso a educacdo, nao
consegue ter aquele conhecimento que Ihe permite controlar a natureza [...].
(Arouca, Antbnio Sergio S. 1986 — p. 3).

A partir destes dois breves conceitos, pode-se perceber que estas duas
disciplinas estdo relacionadas através da avaliacdo de problemas no quesito salde
e pela busca de qual a melhor forma em soluciona-los, surgindo assim a Economia
da Saude. Segundo Nero (2002), o fato de os profissionais da economia e saude,
analisarem a assisténcia a salde sob éticas distintas, onde a economia trabalha
com a ética social e a saude com a ética individualista, faz com que exista conflitos
na gestéo eficiente dos servigos de ambas disciplinas. Isso mostra a dificuldade que
estes profissionais tem em se interessar um pelo servi¢go do outro, mas a criacao da
Economia da Saude é indispenséavel para aqueles que trabalham na administragéo
dos servicos de saude, de forma a compreender a complexidade desta &rea.

Segundo Piola et al (2009), historicamente 0s servicos de salde para
conservacdo da saude no Brasil originam-se em parte por corporacdes meédicas,
onde a classe mais alta tinha atendimento médico, e filantropia em que os mais

pobres buscavam auxilio através da caridade prestada por entidades religiosas e



benzedeiras (ainda existe instituicdes filantropicas responséaveis pela prestacdo de
servigos, sdo as chamadas Santa Casas) e o Estado so intercedia em casos de
calamidades. Em 1923 com a criagdo do sistema de Previdéncia social o sistema
evolui, agregando valor social & saude de forma a mostrar o quanto isto era um
problema, posteriormente, mais precisamente em 1960 foram criadas politicas
publicas para corrigir algumas distor¢ées adquiridas junto a Previdéncia Social, do
qual ainda excluia parte dos cidad&os.

A Constituicdo Federal de 1988, é a que mais se dedica a saude, e o art. 196
deixa claro que a saude deve ser promovida igualmente para todos cidadaos
gratuitamente, e para que isso pudesse ser de fato estabelecido, ela cria o Sistema
Unico de Salde (SUS), este sistema é baseado na solidariedade e trabalha
conforme a necessidade da populacdo, promovendo integral atencdo aqueles que o
utilizam, refletindo o bem estar populacional, e este sistema ndo pode negar acesso
aos servicos de saude para nenhum individuo, conforme previsto na lei. E para
casos em que o SUS nao tem a capacidade de atender, a busca de um tratamento

se dé via Poder Judiciario.

A “integralidade” da assisténcia esta prevista no art. 198 da Constituicdo
(atendimento integral) e de forma mais explicita no artigo 7°, da Lei n°
8.080/1990 como “o conjunto articulado e continuo das acbes e servigcos
preventivos e curativos, individuais e coletivos, exigidos para cada caso em
todos os niveis de complexidade do sistema” (Piola, Sérgio F. et al 2009 —
p. 24)

A Lei n° 8.080 de 19 de setembro de 1990 dispbe sobre as condi¢des para
promocgdao, protecdo e recupera¢do da saude, a organizacdo e o funcionamento dos
servigcos correspondentes e d& outras providéncias. (BRASIL, 1988). O SUS,
juntamente com outros setores do governo (educagao, transporte, seguranga e
ambiental), deve desenvolver agbes que contribuam para melhores condigbes de
vida e saude da populacao.

Andrade et. al (2007), diz que o Sistema Unico de Saude (SUS) surgiu como
forma de ampliar o direito a saude de forma igualitaria para todos cidadaos,
obedecendo o que diz a Constituicdo, porém isto fez com que a procura por esse
servico também aumentasse, logo precisava ser mais eficiente, e é dessa maneira
que a Economia da Saude precisou ser desenvolvida como forma de direcionar a
melhor distribuicdo dos recursos, auxiliando na verificacdo do que é prioridade na

gestao.



Silva (2003), aborda em Revista Portuguesa de Saude Publica, que a
Economia da Saude ja vem sendo aplicada nos paises desenvolvidos de maneira
bem intensa, mas passou a ser inserida no Brasil nos anos 80, justamente pelo fato
de existir a necessidade de um maior controle sobre os custos na saude. De forma a
complementar o paragrafo, Andrade et. al (2007) diz que mesmo sendo um estudo
que j& estd bem desenvolvido em outros paises como Europa, Canadé, Estados
Unidos e Australia, justamente por ser muito importante na parte de planejamento e
gestdo de servicos de salude, no Brasil esta disciplina possui pouco
desenvolvimento, foi criada a partir de Associag&o Brasileira de Economia da Saude
(Abres), mas de maneira cientifica age desde 1993, por meio de apoio de programas
de cooperagédo entre Reino Unido e Brasil coordenadas pelo Ministério da Saude.

Conforme Nero (2002, p.6) “a aplicagdo de instrumentos econOmicos a
questbes tanto estratégicas como operacionais do setor salde deram origem a
Economia da Saude”. Estudos s&o realizados a respeito da populacdo de
determinada regido, como forma de poder confrontar fatores econdémicos e sociais
com indicadores de saude, mostrando como uma coisa afeta a outra, como
exemplos, quanto menor a renda familiar, maior o indice de mortalidade infantil, ou
ainda, como o desenvolvimento de um pais afeta o servico de satde do mesmo, a
economia pode também avaliar financiamentos e gastos nessa &rea, mas pode
trabalhar com analises do tipo custo efetividade, para producdo de um medicamento
e viabilidade para implantar uma tecnologia, esses séo alguns dos exemplos citados
pelo autor como forma de mostrar de que maneira a economia pode ser aplicada a
saude.

Segundo Barros (2013) a solugcéo para os problemas na saude se d&a por meio
da analise econbmica e esta pode contribuir para que sejam criadas a¢des na area
da saude, e a importancia de se ter o conhecimento adequado, para saber onde o
recurso aplicado ser4 mais eficiente, pois existem casos que nem sempre a
alocacdo de um bem ou servi¢co, ird se transformar em maiores beneficios, pois
guando existe um orgcamento para ser destinado ao controle de uma determinada
doenga, € necessario que seja feita uma analise, de forma a verificar se esta
aplicacdo ird beneficiar a maior parte da populacdo. Esta analise € util na
compreensdo de como funciona o setor da saude.

Segundo Ferraz (2006), em entrevista a revista gestdo estratégica em

medicina laboratorial menciona algumas das andlises econdmicas utilizadas e suas



limitagdes, que séo: custo/efetividade do qual utiliza-se um paréametro para saber se,
o tratamento utilizado para uma doenca especifica, esta melhorando a qualidade de
vida do usuério, porém o parametro ndo avalia se o tratamento esta causando algum
efeito colateral, verifica apenas se a doenca esta sendo controlada. O custo/utilidade
que mensura a qualidade de vida através de instrumentos que possibilitem avaliar o
que é mais importante para o paciente, como por exemplo um medicamento utilizado
para uma doenca especifica, pode causar outros desconfortos, mas sua limitagdo se
da pelo fato de existir outras situacbes fora da questdo hospitalar e que também
geram saude, como por exemplo transporte. E ainda o custo/beneficio que tenta
atribuir valor ao ganho de salde, esta ainda estd sob analise, visto que é dificil
atribuir valor a vida de um cidadao.

Outra maneira que a economia esta interligada com a saude, € que através
de suas teorias, é possivel esclarecer como o governo auxilia na oferta de bens
publicos, aqui denominado saude, com a promoc¢ao de agfes publicas, de forma a
corrigir as falhas de mercado, bem como as assimetrias de informag&o, logo é

essencial que o governo regule tais situacgoes.

[...] A teoria econbmica fundamenta uma importante justificativa para a
intervencdo governamental na producdo desses bens. Em segundo lugar,
ha bens e servicos oferecidos pelo sistema de atencdo médica que geram
externalidades positivas, como o0s programas de vacinacao. A teoria
econdmica indica que a presenca de externalidades é uma condi¢do para
“falhas de mercado”, uma situacdo na qual o mercado tende a prover um
nivel subétimo de bens e servigos. Em terceiro lugar, existem assimetrias de
informacdo nos mercados de bens e servicos de salde [...] (Andrade, Eli
lola G. et. al 2007 — p.214)

Nero (2002), mostra que a intervencdo do Estado, que possui uma
importancia quanto ao progresso na questdo saude como parte da situagéo social e
ndo apenas por intervir na saldde, essa participagdo do Estado pode trazer
beneficios a salde, mas também pode apresentar resultados negativos, pois em
periodos de crise do Estado, essa relacdo se manifestam na crise de acesso, de

custos e de eficacia na saude.



3 FINANCAS PUBLICAS

7

Conforme Foschete (2015) Finangas Publicas é um ramo da ciéncia
econbmica que trabalha os gastos do setor publico, como estes séo financiados, e
ainda explica, através de teorias e modelos, a evolugdo do setor, assim como as

fontes e origens da receita publica.
3.1 Teoria das financgas publicas

O fato de o mercado ndo conseguir desempenhar fungbes econdmicas e
sociais por si sO, faz com que seja de extrema importéncia a existéncia do governo
como forma de complementa-lo, principalmente no que diz respeito a forma de
regular e disciplinar uma sociedade, pois as empresas operam visando seu lucro e
ndo o bem-estar da populagdo. Existem bens que tém um elevado custo de
investimento, logo o mercado ndo consegue fornecé-los, assim o setor publico
interfere de forma a regular o mesmo, e corrigir distorcdes existentes na
redistribuicdo de renda e as possiveis falhas de mercado.

Segundo Giambiagi (2011), a teoria econdmica do bem estar diz que néo
existe a possibilidade de alocar um recurso como forma de promover o aumento de
bem estar de um cidaddo, sem que isso prejudique a satisfagéo de outro individuo,
isto é conhecido na economia como 6timo de Pareto, porém existem falhas de
mercado que impedem que se tenha um Pareto eficiente, estas falhas se dao pela
existéncia de bens publicos e semi-publicos, monopdlios naturais, externalidades,
falha de competicdo e de informagéo, mercados incompletos, entre outras.

Conforme Boueri (2015), bens publicos s&o aqueles em que a utilizagcdo por
um individuo, ndo pode afetar a utilidade de outro, como exemplo a seguranca
publica, e os bens semi-publicos sdo aqueles com grande importancia econémica e
social, como saude e educagéo, que embora sejam fornecidos pelo setor privado,
existe ainda a necessidade de complementar, pois nenhum cidaddo pode ser
privado de assisténcia, conforme previsto em Constitui¢do.

Giambiagi (2011), diz que os bens publicos tém ainda a caracteristica do
principio de ndo exclusdo, em outras palavras, ndo se pode impedir que um cidadao
usufrua de um bem que é publico, e este principio mostra justamente a ineficiéncia

do mercado na producdo adequada de bens para a sociedade, outra questéo



importante que o autor relata, € que o fato de ndo poder restringir acesso ao bem,
faz com que muitas pessoas se beneficiem sem arcar com nenhum custo, por esse
motivo que a responsabilidade passa a ser do governo, que financia a producao
através de impostos.

Assim de forma a compreender como o Governo age e por que de sua
importancia, € preciso entender sobre alguns pontos importantes da teoria de
financas publicas, pois dentre as fungdes obrigatérias de um Estado junto a
sociedade estdo: educacdo, saude, justica, assistencialismo, entre outras. Se o
Governo ndo assume as funcdes referentes a estes bens publicos e semi-publicos,
ninguém ira realizar de forma eficiente, ou seja, a intervengcéo do Estado serve para
maximizar o bem-estar social.

De acordo com Boueri (2015), o governo pode agir de trés formas ao intervir
no mercado através da politica fiscal, que sao: distributiva, estabilizador ou alocativa.
Com fungéo distributiva ele é responsavel por diminuir as desigualdades sociais de
uma regido, principalmente no que diz respeito a renda, pois se 0 mercado nao
consegue fazer uma redistribuicdo, o governo interfere de forma a fazé-la conforme
a necessidade da populagdo. Estabilizador quando ocorre casos de choque
econdmico (desaceleragdo ou aquecimento) que afetem o bem-estar da sociedade
como um todo, nesse caso ele se utiliza da demanda agregada como forma de
controlar ou estimular a economia, e pode ainda se utilizar de métodos que impedem
que a demanda agregada seja afetada. E por ultimo, quando o setor privado nédo é
capaz de satisfazer as necessidades da populacdo de forma eficiente, devido as
falhas de mercado existentes na distribuicdo de bens e servicos, o setor publico
complementa este, de forma a garantir a satisfagdo da sociedade em relacdo a

alocacao desses servicos.

3.2 Aspectos do sistema Tributario

Segundo Giambiagi (2011), para que 0 governo possa arcar com suas
funcdes descritas acima, ele precisa gerar recursos, e este se da através da
tributagdo. E necessario que esse tributo obedeca quatro pré-requisitos, onde deve
ser cobrado de forma justa, aquele que possui maior renda, devera pagar impostos

maiores, o sistema de tributos n&o pode interferir na alocagao eficiente dos recursos
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e por ultimo deve ter uma administracdo eficiente de forma que os custos de
fiscalizagdo sejam minimos.

O governo pode financiar seus gastos com emissdo de moeda, e esta era a
mais utilizada na economia brasileira (proibida pela ConstituicAo Federal),
empréstimos bancérios, dos quais também existem leis que impedem o
endividamento bancério, venda de titulos publicos ou via tributagcdo (hoje sdo os
mais utilizados). Porém a tributac@o € o principal instrumento de financiamento dos
gastos do governo, e os titulos servem como complementos da tributacdo
(Foschete).

Conforme Giambiagi (2011), dentre os principios da tributacdo estdo o da
neutralidade que serve como o proprio nome diz, para neutralizar um imposto de
forma a nd@o prejudicar a eficiéncia do sistema, o imposto de renda € um exemplo de
tributacdo neutra. Um imposto corrige falhas de mercado, e o autor exemplifica
através dos impostos cobrados no consumo de bebidas alcodlicas que pode reduzir
as externalidades negativas decorrentes de um motorista que dirige embriagado.
Este imposto é conhecido nas financas publicas como tributo 6timo no sentido de
Pareto.

Outro principio citado pelo autor é o de simplicidade, esse conceito diz que o
imposto deve ser de facil entendimento para aquele que precisa arcar com o
mesmo, e ndo podem gerar custos administrativos para o governo. Onde ele
apresenta a curva de Laffer, esta mostra que uma aliquota nunca serd 0 e nem
100%, mesmo porque se chegar neste patamar, a receita também € nula, pois
ninguém ira trabalhar deixando seu ganho para o governo, logo os aumentos de
aliquotas desestimulam certas atividades e geram perda de receita.

Segundo Biderman (2005), o Brasil tem um sistema tributario progressivo,
ainda que seja menor do que o previsto pelo Poder Legislativo, e diz que os agentes
econdmicos tém uma influéncia muito forte sobre mercados monopolizados, pois
segundo o autor, o produtor pode diminuir a produgcdo e aumentar o prego, pois ao
repassar o imposto para o consumidor, ele reduz suas vendas e equilibra isso ao

reduzir a sua producao.

3.3 Gasto publico no Brasil
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Segundo Giambiagi (2011) o gasto do governo afeta diversas areas, e aquele
que administra o setor publico, ao selecionar qual atividade necessita de maior
atencao, certamente deixara muitos cidaddos nao satisfeitos. A dimensédo do
governo brasileiro pode ser analisada pelas contas nacionais, onde o governo é
responsavel por 15% do emprego e 20% do PIB vai para os gastos com pessoal e
compras de bens e servigos. Outra maneira de quantificar a participagdo do governo
na economia é através da arrecadacao dos tributos, que no Brasil € 35% do PIB. A
funcdo do governo é arrecadar impostos de uma parte da populagédo, de forma a
beneficiar uma outra parte com esses recursos. Entre os gastos mais importantes do
governo, estdo educagdo e salde, que como mencionados anteriormente, sdo
ofertados pelo setor privado, mas ha necessidade de complementé-los com o setor
publico.

Boueri (2015), diz que “a classificacdo funcional organiza os gastos publicos
por area de atuacdo governamental”. No Brasil essa estrutura se da por inimeras
funcdes e subfuncdes. Desde a Constituicdo de 1988, os gastos com saude s&o
executados pelas trés esferas do governo, de forma que os estados, os municipios e
o Distrito Federal, assumem a responsabilidade de ofertar esse servigco junto a
Unido. A cada ano a Unido é obrigada a aplicar no minimo o mesmo valor do ano

anterior que foi direcionado para a¢des e servi¢o publico.

Para os estados e municipios, 0 montante minimo de recursos aplicados em
salde deveria corresponder a um percentual da receita de impostos e
transferéncias constitucionais e legais. Esse percentual foi gradualmente
ampliado e, desde 2004, corresponde a 12% para os estados e 15% para
0s municipios [...]. (Boueri, et.al 2015 — p. 33)

O sistema de saude publica tem sua organizagdo descentralizada, e €
financiado com os recursos orcamentarios da Unido, dos estados, do Distrito Federal
e municipios. Entre as subfun¢des da fungcdo da saude, estdo: atengcédo bésica,
assisténcia hospitalar, suporte profilatico e terapéutico, vigilancia sanitaria e
epidemiolégica e por ultimo alimentacdo e vestuario. E importante ressaltar que os

gastos sao maiores nos dois primeiros itens. (Boueri et. al, 2015)
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4 ECONOMIA DA SAUDE E AS DOENGCAS RARAS

Neste capitulo sera apresentado uma definicdo sobre as doengas raras,
também conhecidas como doencas Orfds, que sdo aquelas que ocorrem com
baixissima frequéncia, afetando poucas pessoas comparado a populacdo geral,
medicamentos Orfdos ou excepcionais e ainda de que forma os instrumentos

econdmicos utilizados na &rea da saude podem intervir nas doengas raras.

4.1 Definicao de Doencas Raras (DR)

Segundo a Organizacdo Mundial da Saude (OMS), doencas raras s&o
enfermidades que afetam até 65 pessoas a cada 100 mil individuos, variando de um
pais para outro, pois cada um se baseia no niumero de pessoas que sdo acometidas
por uma doenga, embora ndo exista uma definicdo Unica quanto a sua prevaléncia, o
que gera a incerteza de estimativa, presume-se que 13 milhdes de pessoas sofram
de algum tipo de doenga rara no Brasil.

Na Europa, uma doenga € definida como rara, quando afeta menos de 5 por
10.000 habitantes, tendo uma estimativa de 27 a 36 milhdes de pessoas afetadas
por estas perturbacdes. E em Portugal, de acordo com a Federagdo das Doencgas
Raras de Portugal - FEDRA, os enfermos variam de 600.000 a 800.000 habitantes.
(SOARES, Maria Antonieta, 2015).

Segundo Wiest (apud HUGHES; TUNNAGE E YEO, 2005, p. 829), de forma
ampla, dependendo da legislacdo vigente no pais, uma doenca é considerada rara
quando sua prevaléncia é de 11 a 66 casos a cada 100.000 pessoas. Apesar da
raridade, algumas doengas costumam ser mais comum do que outras, fazendo com
gue haja uma diferenca entre doencas raras e doencgas ultrarraras, que geralmente
sdo aquelas que atingem menos de 10.000 pessoas em uma populagdo de 300
milhdes de individuos.

Conforme Silva e Souza (2015), as doencas raras possuem caracteristicas
como sendo cronicamente debilitantes, progressivas, degenerativas, alteram a
capacidade mental, fisica, sensorial e comportamental, necessitam de um
tratamento continuo, afetando diretamente na qualidade de vida dos enfermos e
perda de autonomia para as mais diversas atividades, como consequéncia 0
portador adquire um elevado grau de dependéncia. Estas podem se manifestar

desde o nascimento até a fase adulta, podendo ser identificada por testes biolégicos
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e pelo teste do pezinho ao nascer.

Essa amplitude de sinais e sintomas citados acima, que variam de uma
doencga para outra, € um entre os diversos problemas que atrasam o diagndstico, e
trazem dificuldades para o portador de uma doenca rara no que diz respeito a
insercdo no mercado de trabalho devido a sua vulnerabilidade e prejudicando o
convivio social, enfrentando o preconceito existente, de forma que ndo s6 o
individuo, bem como sua familia passem a viver de forma isolada.

Segundo a Organizagdo Europeia para Doengas Raras (Eurordis) embora o
ndmero exato de doencas raras ainda seja desconhecido, atualmente séo descritas
de sete a oito mil doencas na literatura médica, onde 75% afetam criancas, quase
metade dos pacientes vém a falecer antes dos cinco anos de idade (interrompendo
os projetos de vida de uma familia), 80% delas decorrem de fatores genéticos e os
outros 20% estao distribuidos em causas ambientais, infecciosas e imunoldgicas.

A raridade de condicdo para os individuos com essas patologias traz
consequéncias como um déficit do conhecimento que os profissionais da area tém
sobre o assunto, refletindo em problemas de assisténcia a salde de qualidade, e
dificultando a formagé&o de profissionais especializados nesta &rea, de forma que o
sistema publico de saude forne¢ca uma cobertura inadequada, e provavelmente
pouco eficaz, dado um diagndstico tardio.

Levando em consideragdo que a maior parte € de origem genética, é
necessario que existam especialistas na area para que se obtenha um diagndstico
precoce e correto, de forma a iniciar um tratamento adequado imediatamente
(quando possivel), bem como proporcionar aos pacientes um acompanhamento com
um geneticista durante o tratamento, porém conta-se com um numero pequeno de
especialistas para a populacéo brasileira em geral. Segundo Gabrielli (2014), essa
escassez, assim como a concentracdo dos centros de referéncia no Sul e no
Sudeste implicam em dificuldades no acesso ao tratamento especifico, levando-os a
tratamentos que amenizam seus sintomas, mas ndo impedem a evolugcdo da
doenga.

Esses geneticistas estdo distribuidos nos centros de referéncia, que séo
unidades de saude com qualidade elevada, composto por ambulatorio, laboratérios e
setor de pesquisa clinica, com atendimento multidisciplinar a pacientes com suspeita
de problemas genéticos, por exemplo. Porém conforme mostra a figura 1, estes

centros ndo estdo distribuidos de forma a atender todos necessitados.
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Figura 1. Distribuicdo dos centros de referéncia
Fonte: Folha de S&o Paulo

Segundo a Sociedade Brasileira de Genética Médica, o pais conta com cerca
de 246 geneticistas. Partindo do principio em que o Brasil tem em média uma
populacdo de 207 milhdes de habitantes, segundo IBGE, isto significa que ha um

especialista em genética para cada 843.668 mil individuos.
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MEDICOS GENETICISTAS NO BRASIL, POR ESTADO - 2014

TOTAL:
246 MEDICOS

Figura 2. Distribuicdo de Geneticistas no Brasil
Fonte: Sociedade Brasileira de Genética Médica

Segundo Wiest (2010), um diagnostico precoce, implica em um tratamento
correto do qual interfere na evolugdo da doenca, assim proporcionando uma vida
normal ao paciente. Porém esses diagnosticos sdo muito demorados, devido a falta
de politicas de saude, bem como o conhecimento especializado sobre tais doencas.
A falta de tratamento eficaz se da pela escassez de investigacéo, e ainda a falta de
interesse para desenvolvimento de medicamentos 6rfdos para um namero pequeno

de doentes, por n&o ser lucrativo comercialmente.

4.2. Definicdo de medicamentos 6rféos

Conforme a Agencia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) “medicamento
€ um produto farmacéutico, tecnicamente obtido ou elaborado, com finalidade
profilatica, curativa, paliativa ou para fins de diagnostico”.

Esta definicdo de medicamento 6rfao foi usada pela primeira vez em 1968,
como forma de representar os medicamentos que ndo estavam disponiveis no
mercado, justamente por n&o apresentar lucratividade em sua producdo, devido
todas dificuldades enfrentadas e serem destinadas as doengas raras. (LOPES,
2014)
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A ANVISA define no Brasil, como sendo medicamentos “usados em doencas
raras, cuja dispensacdo atende a casos especificos”. (BRASIL, 2007). Conceito ndo
muito esclarecido, pode-se dizer que incompleto, pois ndo traz uma definicdo de
doencga rara no pais.

Levando em consideragcao a prevaléncia da doenga na populagéo e a questao
econbmica de que ndo h& qualquer rentabilidade em medicamentos para tratamento
das doengcas em questdo, é possivel analisar que ndo existe estimulos para as
empresas farmacéuticas investirem em pesquisa e desenvolvimento (P&D), visto
que ndo é possivel obter lucros devido a baixa incidéncia das doencas oOrfas,
ocasionando desvantagem para o0s enfermos. Essas informagdes mostram a
necessidade de politicas publicas com foco no atendimento aos portadores de
doencas raras. (HAFFNER, 2006 apud LOPES, 2014)

Segundo a Associagdo EURORDIS (2014), medicamentos o6rfdos séo
aqueles destinados a prevengao ou tratamento de doencas potencialmente fatais,
muito graves ou perturbacdes raras. Sem incentivos, a indastria farmacéutica tem
muito pouco interesse em desenvolver e comercializar esses medicamentos, pois
estes possuem um alto custo de todo processo, desde as pesquisas até a introducao
no mercado, que ndo é recuperado com as vendas previstas, podendo implicar em
perdas financeiras. Mas na Europa, j4 existem alguns incentivos econémicos que
estimulem os laboratérios a desenvolver e comercializarem tais medicamentos
destinados para as doencas raras.

Para a Unido Europeia, a definicdo de droga orfa se da4 quando for para
diagnéstico, prevencdo e tratamento para doengas crdnicas e que necessitam de
acompanhamento continuo e ndo possui incentivos para tal. Cada pais adere a uma
definicho destas drogas, assim como para doengas raras, pelo critério de
prevaléncia através de legislacdes estabelecidas por cada um.

A figura 3 mostra as fases que compdem a produgdo de um medicamento.
Para que um farmaco seja produzido e posteriormente inserido no mercado, é
necessario ter trés informacdes esséncias ja resolvidas: a utilizagdo, a necessidade
terapéutica e na visdo econdmica, ser lucrativo. “O desenvolvimento de um
medicamento € complexo e envolve um elevado esfor¢o de capital, pois este demora
em média 14 anos a ser colocado no mercado, caso tenha sucesso em todas fases
de desenvolvimento. ” (SOARES, 2015, p.4)
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Fasel Fasel Fase 3
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Figura 3. Processo de desenvolvimento de um medicamento.
Fonte: Soares (apud EKDOM, 2006, P. 20)

A fase 1 leva cerca de 2 anos e corresponde ao periodo no qual identifica-
se o produto ou doenca “alvo” para conduzir as pesquisas de ordem basica.
Na fase 2 ocorre a delimitacdo do estudo e o inicio dos ensaios pré-clinicos,
nos quais os principios ativos sdo testados em animais para verificar sua
eficacia e seguranga. Esta fase leva entre 3 a 6 anos para ser desenvolvida.
A fase 3 leva de 3 a 7 anos e corresponde ao periodo no qual ocorrem os
ensaios clinicos, ou seja, os produtos passam a ser testados em seres
humanos. Ja na fase 4, que decorre em aproximadamente 2 a 4 anos, sdo
verificados os ensaios realizados na fase anterior. Caso o resultado tenha
sido positivo, a indistria farmacéutica busca o registro e a autorizagédo para
a comercializagdo junto as autoridades de saude. Por fim, a fase 5 trata da
introducdo deste medicamento no mercado de fato. Destaca-se que todo o
processo leva em torno de 14 anos, o que evidencia a sua complexidade e
a necessidade de um elevado dispéndio de capital humano e monetério
para sua conclusao. Wiest (apud EKDOM, 2006, P.20).

Wiest (apud Stolk; Willemen e Leufkens, 2006, p.746) destacaram o
aspecto de que, quando o tratamento existe, ha outros obstaculos que dificultam o
acesso aos medicamentos. A falta de conhecimento sobre os medicamentos
disponiveis e a caréncia de treinamento adequado para os profissionais da salde
faz com que muitas informacdes disponiveis ndo sejam conhecidas, dessa forma, a
falta de qualificac&o dos profissionais ndo permite o desenvolvimento de um sistema
de diagnostico preciso, uma vez que em alguns casos ndo existem nem mesmo
protocolos definidos, consequentemente causando problemas significativos quanto a
validade dos testes e 0 acesso as tecnologias disponiveis.

Como resultado pratico, o periodo entre o aparecimento dos primeiros
sintomas e a identificacdo da doenca € muito grande, o que acaba por aumentar os
riscos ao paciente e reduzir a possibilidade de cura ou até mesmo de controle da
doenca. A partir disto, tem-se a dificuldade para desenvolver ferramentas,
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estratégias terapéuticas e, consequentemente, produtos para tratamento. Segundo
Soares (2015) na maioria dos casos, 0 Estado tem que financiar os tratamentos,
gerando custos consideraveis para o Ministério da Saude.

Uma interveng&o do governo no mercado das drogas 6rfés para doencas
raras, seria para atribuir corregdes nas falhas existentes neste mercado, que séo:
falta de conhecimento, ma gestdo publica e custos altos para produgcédo. O custo
nada mais € do que o total de insumos utilizados na producdo de um medicamento,
estes podem ser classificados como diretos, indiretos e intangiveis (psicolégicos,
onde nao € possivel atribuir valor monetario). Quando se usa o insumo na produgao
de um bem, deixa-se de aloca-lo em outro, caracterizando assim um custo de
oportunidade.

Wiest (apud Drummond, 2008, p. 16-17) fez referéncia aos desafios da
avaliagcdo econ6mica para as drogas 0rfas. Segundo o autor, 0 aumento dos gastos
com saude acaba gerando uma pressdo orcamentaria que faz com que cresga o
interesse das autoridades publicas de saude em utilizar métodos econémicos para
subsidiar a tomada de decisdo, principalmente quanto as questdes de reembolso
dos gastos com medicamentos. Dessa forma, andlises do tipo custo-efetividade tém
sido utilizadas como critério para o direcionamento das politicas de saude. Defende
ainda que é necessario avaliar, além da taxa de custo efetividade incremental, o
custo social da tecnologia a ser implementada.

O elevado custo para desenvolvimento destes medicamentos, que se
agravam pela dificuldade de realizar ensaios clinicos em uma populacéo
imensamente reduzida de individuos acometidos a doengas raras, demonstram um
problema de saude publica. (CIPRIANI et al., 2014). Baseado nisso o Estado poderia
criar incentivos econdmicos, como regulagdo pro-mercado, visando estimular as
empresas desenvolverem produtos antes nao produzidos, dado a falta de viabilidade

econdmica.

4.3. Doencgas Raras e medicamentos o0rfdos no Mundo

Esta secdo ira abordar como a questdo das doencgas raras é tratada em
outros paises, bem como as politicas implantadas para desenvolvimento de
pesquisas e comercializacdo de drogas orfas. Quais incentivos utilizados como
forma de estimular empresas farmacéuticas a produzirem medicamentos para

tratamento de doengas com baixa prevaléncia na populagdo. Essas experiencias
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internacionais, contribuem para elaborac@o das politicas publicas no Brasil. Muitos
paises emergentes estdo se esforcando continuamente para ampliar o acesso aos
tratamentos 6rféos.

Entre os anos de 1950 e 1980, existia um grupo de defesa nos Estados
Unidos que atuava de forma a expor os problemas relacionados ao financiamento e
desenvolvimento de tecnologias que atendessem as necessidades dos portadores
de doencgas raras, buscando a colaboragédo de diversas entidades, com o intuito de
conseguir recursos de forma a possibilitar o desenvolvimento de pesquisas, ensaios
clinicos, e testes com medicamentos para tratar as doengas raras. Surgiu assim em
janeiro 1983, a instituicdo Orphan Drug Act (ODA), esta foi a primeira lei criada com
0 objetivo de regular o desenvolvimento e o mercado das drogas usadas para
doencas de baixa prevaléncia. Essa legislagéo, passou a classificar como rara, uma
doenga que atingisse 7,5 individuos a cada 10.000 habitantes (LESLIE, 2006 apud
WIEST, 2010).

A ODA implantou diferentes incentivos para que a industria farmacéutica
fosse estimulada a desenvolver pesquisas e produzir drogas que promovessem 0
tratamento de tais doencas, como forma de eliminar a limitagcdo que existia pela
caréncia de tecnologia e baixo numero de voluntarios para testes clinicos, do
contrario ndo seria possivel, visto que essas industrias atuam como qualquer
empresa privada, sendo conduzida a obter um retorno financeiro de seus
investimentos. Conforme a Associacdo da Industria Farmacéutica de Pesquisa —
Interfarma, entre estes incentivos estdo subsidios, exclusividade de comercializacao,
isencdo de taxas, e flexibilizag&o de critérios para aprovacdo de medicamentos.

Influenciados pelas iniciativas tomadas pelos Estados Unidos, outros paises
também vieram a desenvolver legisla¢bes. Em 2000, a Unido Europeia fundou o EC
Regulation on Orphan Medical Products, com a finalidade semelhante & dos Estados
Unidos, porém nesta a indUstria precisa necessariamente comprovar que o
medicamento € destinado para diagnostico, prevencdo ou tratamento de uma
doencga rara, e caso ja exista a droga para este fim, tém que demonstrar que o novo
medicamento € mais eficaz (HEEMSTRA et al., 2008 apud WIEST, 2010).

Segundo relato da Interfarma (2013) Unido Europeia € o pais mais avangado
em relagdo a assisténcia, pois trabalham com clinicas multidisciplinares, ou seja,
uma equipe de profissionais da saude de diversas especialidades, que trabalham

juntos de forma a alcangcar um mesmo objetivo. Quanto o acesso dos pacientes a
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medicamentos 0rfaos, cada pais adota um modelo diferente de politica, mas com a
inteng@o de reduzir o excesso de burocracia em relagdo aos pré-requisitos (revisao
de documentacdo, reducdo de exigéncias para estudos clinicos) para a
comercializagdo de uma droga, a maioria de utiliza de avaliagbes de custo-
efetividade, porém com algumas modificacdes.

A ltdlia estabeleceu em 2001 uma rede nacional que conta com centros
espalhados em todas as regides do pais, e tem sua assisténcia de forma gratuita no
sistema publico. Em 2005 a Franca aprovou um plano nacional, estruturando centro
de referéncia dentro de hospitais universitarios, como forma de garantir diagnéstico
e acesso a medicamentos orfaos, e em quatro anos o pais criou 131 centros,
Noruega, Dinamarca e Suécia utilizam praticamente os mesmos métodos que a
Franga, com o objetivo de otimizar o tratamento e reduzir gastos.

Conforme um relatério da EURORDIS de 2009, o custo em média para
realizar um tratamento de uma doenga rara em um centro de referéncia, equivale a
apenas 33% do que seria o0 custo fora destas institui¢des.

A Alemanha tem vinculado ao Ministério da Saude uma Liga Nacional de
Acao para portadores de doengas raras, e dispbe de 16 centros de pesquisa para
essas anomalias, quanto aos medicamentos 6rfaos, o pais € mais flexivel em
relacdo ao método de analise. A autoridade sanitaria da Austrdlia e Canada néo
adotam a andlise custo-efetividade e utilizam os critérios de avaliacdo do Food and
Drug Administration (FDA) junto a um de eficécia clinica.

Segundo Wiest (2010), existem cinco tipos de incentivos econdmicos que sao
promovidos pela ODA e pela regulacdo da Unido Europeia como forma de estimular
as empresas a producgdo de medicamentos de alto custo, que séo:

(a) procedimento centralizado de andlise: cria um acesso direto a agéncia de
regulacdo permitindo maior agilidade para aprovacdo de drogas Orfds para
comercializagao;

(b) assisténcia a protocolos: para que um medicamento seja autorizado, € preciso
que seja comprovada sua qualidade, seguranca e eficicia, porém isso se d4 atraves
de testes que levam de 02 a 04 anos para conclusdo. Com este incentivo é possivel
solicitar as agéncias reguladoras um auxilio aos procedimentos padronizados,

reduzindo 0 maximo o tempo;
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(c) acesso a fundos para financiamento de pesquisa: Transferéncias de recursos
podem ser financiadas por empresas privadas, ndo governamentais ou conjunta de
vérios paises, gerando recursos para financiamento das drogas;

(d) isencéo tributéria e reducéo de taxas: este incentivo varia de um pais para
outro, mas as reducdes de taxas das agéncias reguladoras s&o implementadas para
todos procedimentos, exceto os de ambito nacional;

(e) exclusividade de mercado: este incentivo € o mais importante, pois é
concedido exclusividade de mercado por um tempo que pode variar entre 05 a 12
anos, e neste periodo nenhum medicamento similar para mesma doenca pode ser
produzido, somente se a industria farmacéutica ndo for capaz de fornecer a
guantidade necesséria.

Uma intervencd@o do governo é importante quanto a determinacdo de pregos,
para limitar reembolsos publicos e tornar os medicamentos custo-efetivos. Alguns
paises comparam precos das drogas com outros, para assim determinar um valor
fixo. Na Inglaterra e Suécia a precificacéo € livre, atraindo inddstrias farmacéuticas.
Como mencionado anteriormente, a maioria dos paises utiliza o critério custo-
efetividade, mas sdo medicamentos destinados a enfermidades raras e nao existe
um tratamento alternativo, logo é mais viavel uma analise do impacto orcamentario
(DENIS et al., 2010 apud WIEST, 2010).

4.4. O caso no Brasil

Esta secéo ira abordar como o Brasil trata a questdo das doengas raras e dos
medicamentos utilizados para tratamento das mesmas, quais politicas existentes
destinadas a este grupo. Nao existem muitos trabalhos de pesquisa disponibilizados
na literatura sobre o assunto, tampouco uma politica especifica para o pais em
guestao

O artigo 196 da Constituicdo Federal de 1988 diz que: “A saude é um direito
de todos e dever do Estado, garantido mediante politicas sociais e econdmicas que
visem a reducgédo do risco de doenga e de outros agravos e ao acesso universal e
igualitario as agbes e servicos para sua promogdo, protecdo e recuperagao”.
(BRASIL, 1988).

Porém, cidaddos portadores de doengas raras ndo tém acesso a saude de
forma igualitéaria, como diz a Constituicdo. A atuacdo do governo quanto a saude

Y

deveria ser a promogdo a saude, bem como o tratamento e a reabilitagdo de
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doencgas e agravos, mas no caso das patologias raras nem sempre acontece dessa
maneira.

Em 30 de janeiro de 2014, o ministério da salde estabeleceu a Portaria 199,
que criou a politica Nacional de Atencéo Integral as Pessoas com Doencgas 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,
considerando, entre outras, as leis n°® 8.080 de 19 de setembro de 1990, que “dispde
sobre as condigbes para a promocdo, protecdo e recuperagdo da saude, a
organizagcdo e o funcionamento dos servicos correspondentes e da outras
providéncias” e a n° 7508 de 28 de junho de 2011, que regulamenta a anterior, para
dispor sobre o SUS, o planejamento e a assisténcia a salude, bem como a
articulagao interfederativa. (BRASIL, 2014)

Segundo o Ministério da Saude, a Portaria 199/2014 tem como objetivo
“reduzir a mortalidade, contribuir para a reducdo da morbimortalidade e das
manifestacbes secundérias e a melhoria da qualidade de vida das pessoas, por meio
de agOes de promocéo, prevengédo, deteccao precoce, tratamento oportuno redugéo
de incapacidade e cuidados paliativos” e consta no art. 8° que a responsabilidade de
garantir que os servicos de saude tenham uma infraestrutura adequada, recursos
humanos qualificados, suficiéncia de matérias, equipamentos e insumos para que se
tenha um cuidado necessério.

Embora n&o haja uma definicho muito clara sobre as doencas raras, 0
Ministério da Saude ja desenvolveu Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas
(PCDT), para em média 26 doengas raras. Este protocolo tem finalidade criar
mecanismos para garantir a prescricdo segura e eficaz e de estabelecer os critérios
para diagnosticar corretamente as doencas, pois 0os medicamentos devem ser
disponibilizados para os pacientes que se enquadram nos critérios estabelecidos no
PCDT, ressaltando que existem pouquissimas doencas protocoladas.

Os fatores que distinguem a atividade da saude das demais foram descritos
segundo Lakhani (apud Arrow, 1963) como sendo a participacdo extensiva do
governo nos sistemas de salde, a presenga de incerteza significativa acerca da
ocorréncia e recuperacao de doenca, assimetria de conhecimento entre profissional
da saude e o doente, 0 papel das instituicdes sem fins lucrativos e a presenca do

principio social de que ninguém deve ser privado da saude.
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Atualmente tais casos séo tratados como um problema relacionado a gestéao
do orgamento e ndo como um problema de saude publica. Contudo, alguns tipos de
doencas raras sao contemplados pela Componente de Medicamentos de
Dispensacédo Excepcional (CMDE). Este mecanismo tem por objetivo fornecer
medicamentos de alto valor unitario para a populacdo, sendo estas doencgas
prevalentes ou ndo. Este processo dificulta o acesso a medicamentos 6rfaos,

desencadeando um processo de judicializacdo da saude. (WIEST, 2010)
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5 DOENCAS RARAS: O SUS E A JUDICIALIZACAO DA SAUDE

Este capitulo mostra como se deu o surgimento do Sistema Unico de Saude
(SUS), esclarecendo seus principios e demonstrando como ele vem agindo em
relagdo as doencgas raras, e ainda ir4 abordar a questdo de judicializagdo para
aquisicdo de medicamentos 6rfaos, por que em muitos casos se faz necessario
recorrer ao 6rgdo tributério, quais as analises realizadas para libera¢cdo ou ndo de
medicamentos.

Até o ano de 1988 o sistema publico de saude atendia aqueles que
contribuiam com a Previdéncia Social, predominava o conceito de seguro, ou seja, 0
Estado atendia quem tivesse vinculo com o processo econdmico, logo para 0s
pobres restava recorrer a caridade através de associagbes filantropicas. Era
centralizado e a assisténcia era apenas médico hospitalar, cobrindo apenas 30
milhdes de pessoas em média. Apds a publicacdo da Constituicdo Federal de 1988,
0 sistema passou a ser de conceituado como seguridade social, abrangendo assim
toda a populacéo, tornando-o municipalizado e participativo. (BRASIL, 2013)

O direito a saude estabelecido nos termos do art. 196 da CF/88, diz que o
Estado deve promover ndo apenas protecdo e recuperagdo da salde, mas adotar
politicas econdmicas e sociais para melhoria das condi¢des de vida dos cidadaos,
de forma a prevenir que a doenga ocorra. No art. 198 estabelece que o sistema deve
ser unico, considerando os principios de descentralizagdo com a participacdo dos
estados e municipios em sua gestao.

A Lei Orgéanica de Saude n° 8.080/1990, é uma das a¢des da Constituicdo
Federal de 1988, e instituiu 0 Sistema Unico de Saude (SUS). A lei estabelece que a
garantia de salde deve se dar por acdes que gerem promogao, protecdo e
recuperacdo de qualquer cidaddo de forma totalmente gratuita, e compete também
como responsabilidade do SUS ac¢des de vigilancia sanitaria e epidemiolégica, de
saude integral e de assisténcia terapéutica, bem como farmacéutica. (BRASIL, 1990)

Dessa forma todo individuo tem direito a consultas, exames, internacfes e
tratamento em sistemas de saude publicos ou privados, se contratadas pelo gestor
publico. Este sistema € financiado com recursos que sdo arrecadados através de
impostos e contribuigdes sociais que compdem os recursos do governo federal,

estadual e municipal.
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Os principios do SUS séo universalidade, equidade e integralidade, pois antes
somente trabalhadores segurados do Instituto Nacional de Previdéncia Social —
INPS — tinham direito a saude no Brasil. A universalidade garante acesso aos
servigos de saude a todas pessoas; a equidade visa a reducdo de desigualdades, e
para isso é importante que os servicos de salde estejam atentos ao que a
populagdo necessita de fato, e a integralidade diz que é preciso promover salde,
prevenir doencas, disponibilizar tratamentos, como consequéncia disso o cidadédo
possui uma maior qualidade de vida, buscando solucionar os problemas de forma
integral (RIBEIRO, 2015).

A descentralizacdo € necessaria para o funcionamento do sistema, visto que
a Unido compartilha as competéncias com os estados e municipios. Essa divisdo é
necesséaria para que se diminua a complexidade de atendimento. O marco que
regula essa descentralizagdo é a Lei n° 8.142/1990 que estabelece a participacdo
popular e a transferéncia de recursos intergovernamentais. O sistema deve ser
financiado por todas as esferas de governo. Antes o financiamento se dava por 30%
do dinheiro arrecadado pela previdéncia a seguridade social.

A Lei estabelece ainda nos artigos 6° e 13° que outro objetivo do SUS ¢é a

assisténcia farmacéutica,

[...] o poder publico define em seus programas os medicamentos para
tratamento de doencas, com em critérios aceitos cientificamente, pois esses
medicamentos serao utilizados por milhdes de brasileiros; dessa maneira, é
primordial ofertar a populacdo medicamentos seguros, eficazes, eficientes e
custo-efetivos. (Chieffi e Barata, 2010 — p.423 apud Ribeiro, 2015)

Mesmo com todas as leis e a instituicdo de uma politica publica de Atengéo
Integral as Pessoas com Doencas Raras (Portaria 199/2014), com o objetivo da
reducéo da mortalidade, da morbimortalidade e a melhoria da qualidade de vida dos
portadores de doencas raras, ao incluir o tratamento de pessoas com doencas raras
aos principios do SUS, garantindo-lhes o acesso a diagnostico e a tratamentos
adequados, o que é considerado um avango, o acesso a medicamentos essenciais
no tratamento ainda deixa a desejar, pois embora o Ministério da Saude tenha
protocolo clinico para 26 doengas raras, como mencionado no capitulo anterior, ndo
existe a disponibilidade de medicamentos 6rfaos para as doencas protocoladas, o
gue significa que as doencas estdo sendo tratadas com medicamentos que
amenizam sintomas, mas ndo diminuem a evolugcdo da patologia (INTERFARMA,
2013).
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Segundo a Interfarma (2013), existem drogas 6rfas que tém registro junto a
Agencia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) para determinadas doengas
raras, porém nenhumas destas consta nos protocolos clinicos. Logo cria-se uma
barreira, visto que néo é possivel o acesso via SUS. A oferta de um medicamento
pelo sistema de salude sO pode ser efetuada apdés uma avaliacdo técnica e
econdmica de viabilidade, ou seja, por custo-efetividade, para levar em conta se o
tratamento € eficaz e qual o impacto nos custos, em relagdo a outros medicamentos,
porém essa avaliacdo feita pelo governo faz com que alguns pacientes néo
obtenham o tratamento.

Esse € um dos obstaculos enfrentados por quem sofre de alguma patologia
rara, pois é muito dificil a realizacdo de testes clinicos que visam mostrar a eficacia
da droga, dado um numero muito reduzido de pacientes. Assim esses
medicamentos acabam sempre tendo um custo proibitivo que ndo possuem outro
com a mesma funcdo para comparar o custo efetividade da mesma. Desta forma,
muitos pacientes acabam recorrendo a disputas judiciais para garanti-los levando a
um impacto relativamente grande para o orcamento do governo. (INTERFARMA,
2013)

Partindo do que diz a Constituicdo, que saude é um direito de todo cidadéo e
dever do Estado, percebe-se que existem muitas falhas que mostram a ineficiéncia
do sistema, como falta de investimentos, e a néo prestagdo de assisténcia
farmacéutica em casos de medicamentos de alto custo. Em alguns casos o
medicamento existe, mas ndo consta na lista do SUS e desta forma ndo pode ser
disponibilizado, assim pacientes que necessitam de tratamentos de alto custo,
solicitam via judicial.

Em 1998 foi formulada uma Politica Nacional de Medicamentos (PNM), com
objetivo de garantir acesso aos medicamentos essenciais para a populagéo, tendo
como prioridades reorientar a assisténcia farmacéutica e a adocdo da Relacdo
Nacional de Medicamentos Essenciais (Rename), reafirmadas pela politica nacional
de assisténcia farmacéutica (PNAF). “A Rename é instrumento orientador das acdes
de planejamento, selecdo de medicamento e de organizagdo da assisténcia
farmacéutica no SUS em todos niveis de aten¢do” (CASTRO et al., 2011, p.139), e
tem sido implantado no Brasil para escolha de medicamentos de até segunda linha

para tratar doen(;as raras.
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A organizagdo da assisténcia farmacéutica cabe as Secretarias Estaduais de
Saude, que séo 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 gestdo. No caso de medicamentos excepcionais, estes tem suas
especificidades estabelecidas nos PCDTs, que sdo documentos centrais para a
Assisténcia Farmacéutica no SUS, sendo seu uso essencial para a regulacdo da
oferta de medicamentos, garantindo a efetividade e segurangas dos tratamentos
oferecidos pelo mesmo, e sé&o utilizados como forma de direcionar melhor a
execucao dos servigos e ajudando no planejamento de ac¢des da saude (RIBEIRO,
2015).

Em abril de 2011, foi publicada a Lei 12.401, que altera a lei n° 8.080, para
“dispor sobre a assisténcia terapéutica e a incorporacédo de tecnologia em saude no
ambito do Sistema Unico de Salde — SUS”. (BRASIL, 2011). A partir desta lei, foi
criada a Comissdo Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no SUS (CONITEC),
com o objetivo de assegurar a transparéncia e a possibilidade de participacdo da
sociedade civil nesses processos, bem como define prazos para andlise e decisdo
dos processos de incorporagéo de novas tecnologias ao SUS (AITH et al. 2014, p.16
apud RIBEIRO, 2015).

[...] importancia do impacto da CONITEC na judicializacdo da salde, em
julho de 20153 a comissdo recomendou a exclusdo do medicamento
Avonex® para o tratamento de esclerose mdltipla, uma doenca autoimune
gue afeta o sistema nervoso central, que podem ter consequéncias como a
interrupcao da fala e a perda da capacidade de andar. O relat6rio 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 progressédo da
doenca e evitar crises. (Ribeiro, Bruna, 2015 — p. 29)

O fato de existir uma lei onde estabelece que o Estado deve atender as
necessidades da populacdo de forma igualitéria, universal e integral, possibilitou a
busca pelos direitos individuais ou coletivos, de assisténcia a saude em caso de
omissdo ou ineficiéncia do Estado. Os gastos com saude no Brasil tém crescido
muito, mas o impacto maior é a aquisicdo de medicamentos, pois existe uma
insuficiéncia na gratuidade destes. Castro et al. (2011), menciona que 0S recursos

para salde s&0 escassos, mesmo em paises com pouca desigualdade,
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impossibilitando a satisfagdo total das necessidades individuais e coletivas. Essa
escassez pode se dar de forma natural, onde ndo ha possibilidade de aumentar a
oferta de um bem, ou ainda artificial, quando existe falta de interesse de 6rgdos
competentes para tornar o bem acessivel.

Em audiéncia publica, as discussbées sobre saude indicaram um critério
principal, que € preciso avaliar os casos em razdo da especificidade que cada um
traz considerando a normativa juridica, se ndo houver essa avaliacdo o Sistema de
Saude (SUS) € comprometido e acaba prejudicando outra parcela mais necessitada
da populacdo. Para o ministro Gilmar Mendes a atuacdo do Poder Judiciario é

fundamental.

“[...] ndo cabe ao cidaddo esperar o impossivel do Estado, mas este
também ndo pode negar o minimo existencial para aquele. “Assim ao
menos 0 ‘minimo existencial’ de cada um dos direitos — existéncia légica do
principio da dignidade da pessoa humana- ndo poderia deixar de ser objeto
de apreciagéo judicial’ (VALLE, Gustavo; CAMARGO, Jodo. 2011 - p. 22)

Se a prestacdo do servico de saude for solicitada, mas ndo estiver nas
politicas do SUS, é necessario primeiramente analisar o por que ndo ocorre a
prestacdo, se por omissdo, decisdo administrativa ou vedagdo legal de sua
dispensacao. O nao fornecimento de medicamentos pode ser por duas hipoteses,
uma em que sistema fornece tratamento alternativo, porém ndo adequado ao
paciente, ou realmente ndo possui o tratamento adequado. Mas se o Sistema
fornece um tratamento equivalente, o enfermo néo pode solicitar outro tratamento
com custo superior, a ndo ser que seja comprovado que o organismo do paciente
reage de forma ineficaz ao medicamento. Existem muitos casos judiciais em que o
medicamento é oferecido pelo SUS, porem a falta de conhecimento faz com que o
individuo busque os tribunais para adquiri-lo, causando assim impactos no
orgamento publico da saude. (VALLE e CAMARGO, 2011)

Segundo Valle e Camargo (2011), ainda como reflexo de audiéncia publica, o
Conselho Nacional de Justica recomendou aos magistrados uma série de medidas,
que asseguram a eficiéncia nas solugdes, como: instruir as a¢gbes com relatorios
médicos, prescricdo de medicamento com a denominagdo, descricdo de qual
doenca se trata com o CID, e a posologia exata; ndo devem autorizar medicamentos
que ainda ndo estejam registrados junto a ANVISA, salvo exceg0es; verificar se o
paciente ndo faz parte de programas de pesquisa experimental de laboratérios, pois

todo individuo que participa de testes, deve ter seu direito a medicamento através do
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proprio laboratdrio; e determinar no momento da concesséo , a inscricdo do paciente
nos programas.

A judicializagdo ndo é o mais adequado, mas infelizmente tem sido o Unico
método de se conseguir tratamento, seria mais viavel que a saude publica se
tornasse menos burocratica e buscasse por mudancas que solucionassem 0s
problemas enfrentados para aquisicdo de medicamentos 6rfdos, porém a busca
atraveés da justica esta se tornando regra, e isso implica para os cofres publicos um
valor anual bem consideravel.

Conforme publicacdo a revista da FAPESP de fevereiro de 2017, mostrou que
em 05 anos o numero de processos para aquisicdo de medicamentos que ainda n&o
estdo disponiveis no SUS aumentaram em mais de 90%. Acdes judiciais
comprometem parte do orcamento que poderia ser revertido em casos mais
especificos de pacientes, que englobam um numero maior de pessoas a serem
tratadas, devido ao custo ser mais baixo, mas por outro lado € a Unica forma de
salvar a vida de um portador de doencga rara, dado os medicamentos terem um valor
extremamente caro. Em 2010 foi criado pela Coordenagdo das Demandas e
Estratégias do SUS (Codes) um programa de computador que gerencia 0s
processos judiciais, nesse caso movidos em S&o Paulo, e este detectou que mais da
metade dos casos eram prescrigcbes advindas de médicos do sistema privado de
saude, que desconhecem a lista de farmacos disponiveis na rede publica, mas ainda
assim 66% do total desses medicamentos ndo constavam na lista do SUS.

Ainda segundo a FAPESP, de 2010 a 2016 o Ministério da Saude arcou com R$ 4,5
bilhbes a partir de determinagdes judiciais, para aquisicdo de medicamentos,
equipamentos e cobertura de cirurgias e internagdes. E incluindo os gastos
municipais e estaduais o governo federal calcula que em 2016 o total tenha
alcangado o valor de R$ 7 bilhdes. Dos dez medicamentos mais caros obtidos por
determinagéo da justica em 2016, seis deles ndo possuem registro junto a ANVISA,

e seus valores variam de R$ 240 mil a R$ 1,4 milhdo ao ano por paciente.

Quadro 1. Gastos do Governo Federal com a compra de medicamentos por determinagdo da justica

2010 R$ 122,6 milhdes
2011 R$ 230,5 milhdes
2012 R$ 367,8 milhdes
2013 R$ 549,1 milhdes
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2014 R$ 839,7 milhdes
2015 R$ 1,1 bilh&o
2016 R$ 1,6 bilh&o

Fonte: Ministério da Salde apud FAPESP, 2017.

Segundo reportagem de Marcelle de Souza para o site da UOL em abril de
2017, a despesa total com remédios via despesa judicial em 2016 chegou a R$ 1,2
bilhdo, mas quando um paciente € diagnosticado com uma doencga rara e depende
de um tratamento com um medicamento que n&o consta registro na ANVISA, o
Gnico meio é a judicializacdo. Os gastos individuais gerados pela judicializacdo
interferem nos possiveis gastos destinados a coletividade. Essa concepc¢ao, por si

s6, fere o principio da equidade proposto pelo Sistema Unico de Saude
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6 CONSIDERACOES FINAIS

O desenvolvimento do presente estudo possibilitou uma anélise de como séo
tratadas as questdes relacionadas as doencas raras no Brasil e em alguns paises
mais desenvolvidos. A baixa prevaléncia da doenca desencadeia diversos
problemas, como a dificuldade de se obter informag¢des mais precisas destas.

A importancia de uma avaliagdo econ6mica se da pela pressdo orcamentaria
nos gastos com saude, pois para impedir o desenvolvimento da doenga, é
necessario tratamento com medicamentos de alto custo. Um método utilizado para
direcionar gastos com politicas de saude é a analise custo efetividade.

As drogas raras ndo causam interesse na industria farmacéutica para sua
producdo, visto que ndo h& retorno com comercializacdo da mesma, dado o
pequeno numero de pessoas acometidas com doencgas, dificultando os testes
clinicos que comprovem a eficicia do tratamento, e isso € necessario para registro
junto a ANVISA.

Os Estados Unidos, assim como paises da Unido Europeia, vém investindo
muito em politicas para desenvolvimento de pesquisas e produgdo de
medicamentos, implantando diferentes incentivos para estimular as industrias
farmacéuticas, eliminando a limitac&do de caréncia a tecnologia, pois essas industrias
visam lucro.

A Unido Europeia possui uma assisténcia através de clinicas
multidisciplinares com profissionais capacitados a atender pacientes com alguma
enfermidade rara, sendo assim o pais mais avangcado nessa questao.

Dentre os incentivos no exterior estdo, a centralizacdo na analise, com
agilidade na aprovagdo de drogas 0rfas; assisténcia a protocolos que diminuem o
tempo de testes clinicos; acesso a fundos que financiem a pesquisa; isencao
tributaria e a exclusividade de mercado para a indUstria que produzir o
medicamento.

O Brasil apresenta uma caréncia de politicas publicas em funcionamento,
levando os portadores de doencgas raras a enfrentarem muitas barreiras na busca
incansavel por qualidade de vida. O direito & saude é garantido constitucionalmente,
porém para estes pacientes a situacdo é mais complexa. Mesmo com a criagdo da
portaria 199/2014, os portadores de doencas raras enfrentam dificuldades em

tratamento adequado que lhe preserve a vida. Embora existam algumas anomalias
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ja registradas em protocolo, muitas vezes o medicamento para a mesma nao existe,
e se existir, ndo esta disponivel por falta de registro nos protocolos de saude do
SUS. As dificuldades enfrentadas no Brasil, séo o diagndstico tardio, onde pacientes
trocam de médicos de diversas especialidades até identificacdo da doenca, mas
enquanto esperam, a doenga evolui, e quanto maior a gravidade, maior o custo para
tratamento.

Existe no pais um déficit de médicos especialistas em genética, implicando
assim em diagnosticos muitas vezes incorretos, levando ao enfermo a tratar
sintomas de sua doenca, sem afetar na evolugéo desta. A falta de qualificagcéo tem
como consequéncia problemas significativos, ndo sendo possivel validar testes e
impedindo o acesso as tecnologias ja disponiveis.

Além dessa escassez de profissionais, a maioria esta concentrada em centros
de referéncia no sul e sudeste, e diante dessa caréncia 0s centros acabam
prestando um atendimento médico mais informal, utilizando verba que seria
destinada a pesquisa com recursos do SUS.

A demora na concessdo de um registro de medicamento junto aos 6rgéaos
competentes, bem como a lentiddo em fixar um preco e comercializar a droga, é
outro problema enfrentado pelo Brasil, pois a dificuldade em adquirir os
medicamentos, leva muitos pacientes a recorrerem aos tribunais, causando aos
cofres publicos uma despesa consideravelmente grande.

Sem intenc@o de esgotar o assunto, o Brasil necessita de uma politica que
venha a organizar a assisténcia aos portadores de doencas raras, de forma a
proporcionar um diagndstico mais precoce e preciso, encaminhando o mesmo para
o atendimento indicado e ndo os submete a tratamentos paliativos, ou seja,
necessita de criagcdo de centros de referéncia para doengas raras especificamente.

Tendo como base outros paises, o Brasil deveria adotar politicas especificas
que acelerassem a concessdo de medicamentos, pois embora exista uma
solicitagdo de analise prioritaria, esta se encontra em processo de revisdo. Esse
atributo diminuiria o tempo de avaliag@o de registro junto a ANVISA que é de 02 a 04

anos para 45 dias.
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