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RESUMO

O presente artigo objetiva promover um estudo comparado entre Brasil e Portugal
quanto a eficacia do direito fundamental a saide em matéria de prestacao de cuidados
com doengas raras pelos sistemas publicos de satide dos paises. Para tanto, analisa o
tratamento juridico conferido pelas politicas publicas em ambos os paises, sendo
estudadas informagdes acerca do funcionamento e do alcance das medidas
implementadas. Considerando que a judicializagdo de politicas publicas é um
instrumento de canalizagao das insatisfagdes da populagao quanto ao fornecimento de
tratamentos de satide no Brasil, o trabalho busca relacionar as decisdes judiciais no
ambito do Supremo Tribunal Federal com os Protocolos Clinicos e Diretrizes
Farmacéuticas presentes no ambito do Sistema Unico de Saude, tendo como marco
institucional a implementagao da Politica Nacional de Doencas Raras de 2014. Em
Portugal, a andlise dirige-se especialmente a avaliagdo de informacgdes oficiais e ndao
oficiais acerca dos tratamentos de sauide disponibilizados a populagao através do
Sistema Nacional de Satide, tendo como marco institucional a Estratégia Integrada
para as Doencas Raras 2015-2020. As politicas publicas investigadas indicam a
existéncia de esforcos significativos no sentido de concretizagdo das nogoes de
integralidade e universalidade dos sistemas publicos de satude.

Palavras-chave: Direito Fundamental a Satde; Doencas Raras; Politicas Publicas.
ABSTRACT
This article aims to promote a comparative study between Brazil and Portugal on the

effectiveness of the fundamental right to health in the provision of care for rare
diseases by the public health systems of the countries. In order to do so, it analyzes the
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legal treatment conferred by public policies in both countries, studying information
about the operation and scope of the measures implemented. Considering that the
judicialization of public policies is an instrument for channeling public dissatisfaction
with the provision of health care in Brazil, the work seeks to relate judicial decisions
within the scope of the Federal Supreme Court with the Clinical Protocols and
Pharmaceutical Guidelines present in the scope of Unified Health System, having as
institutional framework the implementation of the National Policy on Rare Diseases
of 2014. In Portugal, the analysis is directed especially at the evaluation of official and
unofficial information about the health treatments available to the population through
the National System of Health institutional framework of the Integrated Strategy for
Rare Diseases 2015-2020. The public policies investigated indicate the existence of
significant efforts to achieve the notion of integrality and universality of public health
systems.

Key-words: Fundamental Right to Health; Rare Diseases; Public Policy.

................................................................................................................................................

1INTRODUCAO

A efetivacao do direito a satde no Brasil e em outros paises envolve fatores de
ordem juridica, politica, social e econdmica. Em sistemas publicos caracterizados pela
universalidade e pela integralidade, o desafio no cumprimento dos comandos
constitucionais se torna ainda mais significativo no tocante ao tratamento das
enfermidades raras. Entre os aspectos mais problematicos associados a tematica,
destacam-se o acesso aos medicamentos orfaos pela populacao e o fornecimento de
cuidados especializados para os portadores das doengas.

De modo a analisar os avangos e as dificuldades em matéria de politicas
publicas dirigidas ao cuidado com doengas raras no Brasil e em Portugal, o estudo
busca investigar os marcos institucionais pertinentes a tematica, considerando,
inicialmente, os aspectos tedrico e normativo do direito a satide nesses paises.

No Brasil, a pesquisa aprofunda a investigacao sobre a Politica Nacional de
Doengas Raras, implementada pela Portaria n® 199 (BRASIL, 2014). De modo a
relacionar as discussoes entre judicializacdo da saude e politicas publicas, sao
avaliados os pedidos de tratamentos de doengas raras no ambito do Supremo Tribunal
Federal. As enfermidades e tratamentos indicados nas decisdes sdao comparados com
os Protocolos Clinicos e Diretrizes Farmacéuticas presentes no ambito do Sistema
Unico de Satde.

Em Portugal, a avaliacdo das politicas publicas para doengas raras ¢é feita por

meio da identificagao de informagdes disponibilizadas em fontes oficiais e nao oficiais
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acerca dos tratamentos de satde disponibilizados a popula¢ao através do Sistema

Nacional de Satde.
2 DOENCAS RARAS E POLITICAS PUBLICAS

As doengas raras sao caracterizadas como enfermidades que apresentam baixa
prevaléncia e alto custo de tratamento. Nesse sentido, a sua defini¢ao deve-se mais a
existéncia de politicas publicas e de legislagdes que estabelecem critérios para o
desenvolvimento de produtos farmacéuticos do que pela existéncia de aspectos
médicos proprios. Tais critérios tém como fundamento fatores econdmicos
considerados na elaboragcao de legislagdes de incentivo publico a pesquisa de
medicamentos 6rfaos'. Para a concessao de incentivos, sdo combinados, geralmente,
os critérios da prevaléncia da doenga na populacio e os altos custos no
desenvolvimento de medicamentos.

Dois sao os principais marcos regulatorios no mundo: o estadunidense e o
europeu.

A primeira iniciativa dirigida ao desenvolvimento de medicamentos para
doengas raras surgiu com a promulgacdo do Orphan Drug Act (U.S. FOOD AND
DRUG ADMINISTRATION, 2019). A iniciativa estadunidense foi responsavel pela
formulacao de politicas publicas de fomento a pesquisa e a producao de
medicamentos.

Na Europa, a atuacdo da Comissao Europeia resultou na proposta de
regulamentacao chancelada pelo Parlamento Europeu em 1999, o que deu origem ao
Regulamento n® 141 (UNTAO EUROPEIA, 1999). O regulamento conferiu novas
competéncias a Agéncia Europeia do Medicamento, o que resultou na criagao de um
comité cientifico para apreciar os pedidos de designacao de medicamentos Orfaos.
Assim como nos Estados Unidos, a politica adotada no ambito europeu objetivou a
criacao de novos produtos destinados a ampliacdo do acesso pelos pacientes a novos
tratamentos (SEPODES; MOTA-FILIPE, 2013, p. 59).

Os marcos regulatorios em tela tém como semelhancas a instituicao de
beneficios para o fomento na produgao de medicamentos, o que contempla, entre
outras medidas, a exclusividade de mercado temporario dos produtos, o suporte

técnico das instituicdes oficiais, e a concessao de incentivos econdmicos. Os critérios

1 Segundo Sepodes e Mota-Filipe (2013, p. 58), a expressao “medicamentos o6rfaos” designa “medicamentos
potencialmente tteis, ndo disponiveis no mercado” (SEPODES; MOTA-FILIPE, 2013, p. 58). O conceito esta
associado, portanto, a previsdo de politicas ptblicas voltadas ao desenvolvimento de medicamentos que, em
virtude de seu limitado potencial de exploragdo econdmica, nao despertam o interesse da industria farmacéutica
(HUYARD, 2009).
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para a obtencdo dos beneficios legais sdao diversos. Nos Estados Unidos, a politica
publica dirige-se ao desenvolvimento de medicamentos para doencas que atingem até
200.000 pessoas, ou quando ha comprovacao de que os custos com o desenvolvimento
do farmaco nao sao recuperaveis (U.S. FOOD AND DRUG ADMINISTRATION, 2019).
Na Uniao Europeia, sdo beneficiadas as pesquisas para o tratamento de doencas que
atingem até 1 pessoa por grupo de 2.000 (EURORDIS, 2019).

As politicas de incentivo tém produzido resultados positivos no
desenvolvimento de medicamentos. Um estudo de dezembro de 2018 aponta dados
essenciais a compreensao da tematica. Passados 35 anos da promulgacao do Orphan
Drug Act, nos Estados Unidos, um total de 503 produtos receberam a designacao de
medicamentos 6rfaos? Do total, 217 produtos ndo sao mais protegidos pela designacao
de medicamentos 6rfaos nem pelo sistema de patentes comum e, ainda assim, apenas
116 dos medicamentos possuem concorrentes genéricos ou similares, o que
corresponde aproximadamente a apenas metade dos produtos que nao possuem
protecao comercial (IQVIA, 2018, p. 2).

Na Europa, o relatorio mais recente disponibilizado pela Agéncia Europeia do
Medicamento — referente ao ano de 2017 — aponta a realizacao de 1.377 pedidos de
designacao de medicamentos érfaos no periodo compreendido entre os anos de 2013
e 2017. Do total, 873 pedidos receberam o auxilio da agéncia europeia no
desenvolvimento de medicamentos 6rfaos (UNIAO EUROPEIA, 2018, p. 57).

Embora as politicas publicas apresentem resultados positivos relativamente a
producao de medicamentos e ao seu acesso, efeitos negativos sdao também
perceptiveis. Nesse sentido, destaca-se o estimulo a criagdo de monopolios dos
farmacos desenvolvidos, em que os pregos atingem cifras elevadas, o que estd “em
desacordo com a defini¢ao inicialmente proposta para ‘medicamento o6rfao”” (SOUZA
et al, 2010, p. 3449). Para compensar tais problemas, paises como Portugal adotam o
custeio integral dos medicamentos pelo sistema publico de saude, o que pressupde a
observancia de parametros para a incorporagao dos tratamentos aos sistemas publicos
de saude.

Os elevados custos derivados da distribui¢ado de medicamentos orfaos pelos
sistemas publicos de satde conduzem a tensdo entre as dimensdes coletiva e
individual na efetivacao dos direitos fundamentais sociais, na medida em que o
atendimento das necessidades de grupos minoritarios da populagao com tratamentos

de elevado custo limita os gastos destinados a atencao basica das pessoas.

2 A designacao de medicamento érfao corresponde a obten¢do pelo laboratério patrocinador dos incentivos
previstos pela legislagao. Isso nao significa que a pesquisa que recebeu incentivos resultara na aprovagao do
medicamento e na sua distribui¢ao, haja vista a necessidade de submeter os novos produtos a varios testes para a
realizagao dos controles de seguranca e eficicia.
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Em termos de organizagio do Sistema Unico de Satide - SUS, isso significa que
por mais que o Estado se organize de modo a implementar as no¢des de integralidade
e universalidade, sempre havera o desafio de articulagao entre as demandas de maior
ocorréncia na sociedade e as situagdes raras nao enquadradas nos protocolos publicos
(AITH et al, 2014, p. 35).

3 O DIREITO A SAUDE NO BRASIL

A inclusao da satide no rol de direitos fundamentais no pais € resultado da
confluéncia dos debates promovidos por diversos setores da sociedade no processo de
redemocratizacado politica (DALLARI, 2008, p. 11). Com a Constitui¢ao (BRASIL, 1988),
concretizou-se um modelo dotado de significado e de regime juridico préprios. Assim,
destaca-se que o tratamento constitucional da saude abrange alguns aspectos
relevantes a serem analisados, quais sejam, o carater plural do referido direito, a
instituicdo do SUS, a titularidade do direito a saude e a previsao de principios e
estratégias de efetivacdo do direito.

O carater plural do direito a satide é identificado no artigo 196 da Constituicao
(BRASIL, 1988), que prevé a garantia de “politicas sociais e econdomicas que visem a
reducado do risco de doenca e de outros agravos e ao acesso universal e igualitdrio as
acoes e servigos para sua promogao, protecao e recuperacao”, e no artigo 197, que
determina a atuagao do Poder Publico no sentido de “regulamentacao, fiscalizagao e
controle” dos servicos e bens de saude (BRASIL, 1988). Segundo Dallari (2008, p.11-
12), tais aspectos envolvem as condi¢cdes de vida e de organizagdo social dos
individuos, bem como a verificagao da auséncia de doengas. Essa concepgao advém do
periodo pods-Segunda Guerra Mundial, em que foi criada, no ano de 1946, a
Organizacao Mundial de Saude (WHO, 1946).

No tocante a titularidade, a concep¢ao ampla de satide abrange tanto a protecao
a sujeitos considerados individualmente quanto em grupo. Inexiste, assim, “qualquer
relacao de prevaléncia abstratamente estabelecida entre a titularidade individual e a
coletiva, menos ainda de carater excludente em relagdo a qualquer uma delas”
(FIGUEIREDO, 2010, p. 224).

A concretizagao do direito fundamental a satide viabiliza-se por meio de
competéncias materiais e legislativas atribuidas aos entes federativos, além de
principios dirigidos a conformacao do SUS que, segundo o artigo 198 da Constituicao
(BRASIL, 1988), configura uma modelo regionalizado e hierarquizado, tendo como
principais diretrizes a descentralizacao, a integralidade de cobertura e a participagao

popular.
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As ideias de regionalizagao e de hierarquia visam a organiza¢ao do sistema de
acordo com o nivel de complexidade das prestacoes de sauide. A distribuicao de tarefas
tem como fundamento a organizacao da rede publica, consideradas as capacidades
financeira e logistica de cada ente federativo, sob a perspectiva de um regime de
solidariedade. A integralidade relaciona-se a garantia de que os servicos de saude
disponibilizados a populagao contemplam a prevencao, a recuperagao e os distintos
niveis de complexidade, haja vista o escopo de garantia da satde dos individuos em
sua totalidade (DALLARL MAGGIO, 2017, p. 64). A participagao popular pressupde a
nocao de democratizacao das instituicoes e instancias de deliberagao atinentes a saude,
de forma a permitir o controle das a¢des desenvolvidas pelo Estado diretamente pela
populacao (AITH, 2015, p. 88).

3.1 Politicas publicas de sauide no Brasil e doencas raras

De acordo com Wang e Li (2013, p. 13) a maioria dos paises em desenvolvimento
nao possui legislacao especifica dirigida ao cuidado dos sistemas de satiide com
doengas raras. Segundo o autor, € recorrente o argumento de que isso se deve a
desnecessidade do tratamento de um tema de menor importancia ante os desafios que
as sociedades desses paises tém em solucionar questdes concernentes a pobreza e ao
atendimento basico. Relacionado a esse argumento, esta o fato de que esses paises nao
possuem recursos suficientes para a atencao desse grupo populacional especifico
(WANG LI 2013, p. 13).

E o caso do Brasil, que apesar das dificuldades enfrentadas no que tange a
definicao de politicas publicas nessa seara, tem adotado agdes no sentido de ampliacao
das responsabilidades do SUS, o que resulta na incorporacao de novos tratamentos a
rede publica.

De acordo com o Aith et al (2014, p. 23), o Brasil apresenta um processo de
desenvolvimento de politicas publicas dirigidas ao fornecimento de medicamentos e
de outras prestacdoes de satide que, somente nos ultimos anos, conduziu a agdes
especificas para o cuidado com doengas raras. Relativamente a distribuicao, alguns
medicamentos destinados ao tratamento das enfermidades raras eram contemplados
pela Politica Nacional de Assisténcia Farmacéutica.

Nesse sentido, a Portaria n® 204 (BRASIL, 2007a), ao regulamentar o
financiamento do SUS, tratou da assisténcia farmacéutica, a qual seria composta por
trés niveis de atuagao. O primeiro nivel — o componente basico — tem como fungao a
compra de medicamentos e demais produtos farmacéuticos voltados a atengao basica.

O segundo nivel — o componente estratégico — trata do financiamento de politicas
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estratégicas de satide, como o cuidado com doengas endémicas — em geral, doengas
que atingem regioes significativas do pais ou todo o seu territorio e enfermidades que
relacionadas a agentes imunobioldgicos. Por fim, o terceiro nivel, referente aos
medicamentos de dispensagao excepcional, ficou a cargo de regulamentacao de
portaria especifica, o que foi feito pela Portaria n® 2.981 (BRASIL, 2009a).

Segundo Aith et al (2014, p. 23), os medicamentos de dispensacao excepcional
eram distribuidos de acordo com a estratégia de acesso integral conduzida pela
governo, o que deve observar os Protocolos Clinicos e Diretrizes Farmacéuticas
definidos pelo Ministério da Satde. As determina¢des do Ministério da Saude até
aquele momento, embora permitissem a incorporacdao de tratamentos de satude
destinados a doencas raras, ndo apresentaram objetivos especificos quanto aos
cuidados com doengas raras.

Ainda em 2009, foi langada a Politica Nacional de Atencao Integral em Genética
Clinica — PNAIGC, que teve nos portadores de doengas raras um dos seus principais
grupos contemplados pelo referido programa. A politica teve como objetivo promover
a articulagdo dos niveis de gestao do sistema publico de satde, além de destinar maior
atencao as doencas genéticas de acordo com as estratégias de: identificacao de
determinantes das enfermidades; fomento a pesquisas que contemplem os aspectos de
eficdcia, qualidade e incorporacao tecnoldgica; andlise entre custo e eficicia de
tratamentos e de gestao; e qualificacdo da assisténcia de acordo com o principio da
integralidade e com a Politica Nacional de Humanizagao (AT ¢tal, 2014, p. 24)

As discussoes em torno da incorporagao de tecnologias e de instrumentos de
protecao da satide conduziram a promulgacao da Lei n® 12.401 (BRASIL, 2011b), que
alterou a Lei n® 8.080 (BRASIL, 1990) e instituiu a Comissao Nacional de Incorporagao
de Tecnologias no Sistema Unico de Satide — CONITEC. Segundo Aith et al (2014, p.
16), a Lei 12.401 (BRASIL, 2011b) visa garantir a transparéncia e a participagao popular
no processo de incorporacao tecnologica do SUS, sendo idealizada a CONITEC a partir
do National Institute for Health and Clinical Excelence, 6rgao responsavel pela
avaliagao do processo de incorporacao de tecnologias no ambito do sistema publico de
saude inglés, mediante a utilizagdo de protocolos assistenciais e a participacao de
pacientes e de profissionais de satde.

Tendo o apoio do Departamento de Gestao e Incorporagao de Tecnologias em
Saude, a CONITEC assessora o Ministério da Satde na incorporagao de tecnologias
pelo SUS, e também na constituigao e na alteracao dos Protocolos Clinicos e Diretrizes
Terapéuticas — PCDT’s (BRASIL, 2015a). A CONITEC tem seu funcionamento e a
composicao de seu plendrio previstos no Decreto n° 7.646 (BRASIL, 2011a). Integram
o plendrio da CONITEC representantes de conselhos profissionais de saude, de
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conselhos de secretarias de Estados e de Municipios, além de membros do Ministério
da Saude (BRASIL, 2011a).

Os avangos no sentido de organizagao e de ampliacao dos servigos de satde
prestados a populagao mais recentemente tiveram sua atengao concentrada na Politica
Nacional de Atencao Integral as Pessoas com Doengas Raras, prevista na Portaria n®
199 (BRASIL, 2014). A definicao dos objetivos gerais da politica esta prevista no artigo
4%, que define que as agOes estatais visam a redugao da mortalidade, da
morbimortalidade e das manifestagoes secundarias, além de promover a “melhoria da
qualidade de vida das pessoas, por meio de a¢des de promogao, prevengao, deteccao
precoce, tratamento oportuno, reducao de incapacidade e cuidados paliativos”
(BRASIL, 2014).

Os objetivos especificos da politica estao previstos no artigo 5° (BRASIL, 2014),
sendo assim resumidos: 1) garantia da universalidade, da integralidade e da equidade
das acOes e servigos de saude; 2) estabelecimento de diretrizes para o cuidado em todos
os niveis do SUS; 3) acesso a atengao integral na Rede de Atengao a Satide; 4) amplia¢ao
do acesso universal na Rede de Atencao a Satide; 5) garantia de acesso a diagndsticos
e a terapias de acordo com a necessidade do paciente; 6) qualificacao da atencao aos
portadores das doencas.

As diretrizes da politica tém como objetivo a efetivagao dos principios da
universalidade e da integralidade. Destarte, resta claro o compromisso do Estado com
a melhoria nas condi¢des de vida e de saude da populagdo, o que é feito “sem
discriminacao de qualquer tipo e de maneira a se utilizar dos melhores conhecimentos
cientificos comprovados por evidéncias para atingir os relevantes objetivos elencados
nanorma” (AITH, 2014, p. 9).

A Portaria n® 199 (BRASIL, 2014) estabelece principios e diretrizes. Dado o
carater multifacetario do direito a satide, que envolve ndo somente a atenc¢do curativa,
mas também a garantia de aspectos relacionados a qualidade de vida dos pacientes e
de seus familiares, os principios sao pautados: 1) pela atengdo humanizada e focada
nas necessidades individuais; 2) pelo respeito as diferencas e o combate aos
preconceitos; 3) pela garantia de acesso a servicos de qualidades orientados pelo
cuidado integral e pela atencao multiprofissional; 4) pela articulacao intersetorial e
pela participacdao popular; 5) pela incorporagao de tecnologias dirigidas ao cuidado
dos pacientes e a prevencao de doengas; 6) pela promocao da acessibilidade de
edificagOes e equipamentos urbanos pelos individuos.

Com o escopo de melhorar as condi¢oes de vida dos pacientes, as diretrizes do
programa publico contemplam a formagao e a capacitacdo permanentes dos
profissionais de satide no cuidado com os portadores das enfermidades, a promogao
de agdes integradas pelos Poderes Publicos, a oferta de servigos voltados a habilitacao
e a reabilitacdo das pessoas, além da promogao da inclusao social dos pacientes e de
sua autonomia (BRASIL, 2014).

A atencao aos pacientes observa eixos especificos. O artigo 12 (BRASIL, 2014)
classifica as doengas em genéticas — compostas pelos subgrupos de 1) anomalias
congénitas ou de manifestagao tardia, 2) deficiéncia intelectual e 3) erros inatos do
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metabolismo — e nao genéticas — que podem ser 1) infecciosas, 2) inflamatorios ou 3)
autoimunes.

A estrutura das linhas de cuidado é definida pelo artigo 13 (BRASIL, 2014), que
prevé as atengdes basica e especializada. A primeira corresponde a porta de entrada
prioritaria do usudrio na rede publica de satide, tendo como incumbéncia, entre outras
acoes, as tarefas de reducao dos danos das doencas nos usuarios, a avaliacao da
vulnerabilidade dos pacientes, a implementacao de acdes de diagnostico precoce, o
encaminhamento oportuno das pessoas suspeitas de possuirem as doengas a
confirmagao do diagndstico, o registro de informagdes referentes as doengas, o
cuidado domiciliar dos pacientes e a humanizagao da atencao.

A linha especializada deve ser utilizada caso haja necessidade de
encaminhamento do paciente ao atendimento em uma unidade de média ou alta
complexidade. Ela é composta por “pontos de aten¢do com diferentes densidades
tecnoldgicas para a realizagdo de agdes e servicos de urgéncia, ambulatorial
especializado e hospitalar” (BRASIL, 2014). Estdao compreendidos no ambito da
atencao especializada o oferecimento de “atengao diagnodstica e terapéutica especifica
para uma ou mais doencas raras, em carater multidisciplinar” (BRASIL, 2014) e o
“Servico de Referéncia em Doencas Raras, que oferece atencdo diagndstica e
terapéutica especifica, em carater multidisciplinar” (BRASIL, 2014).

O Servigo de Atencao Especializada em Doencas Raras deve apresentar
“condigOes técnicas, instalagdes fisicas, equipamentos e recursos humanos adequados
a prestagao da atencao especializada em uma ou mais doengas raras” (BRASIL, 2014),
enquanto o Servico de Referéncia em Doencas Raras “possui condi¢des técnicas,
instalagOes fisicas, equipamentos e recursos humanos adequados a prestagao da
atencao especializada para pessoas com doengas raras” (BRASIL, 2014).

Em consulta ao portal eletronico do Ministério da Satde, existem atualmente 8
(oito) institui¢cOes especializadas no atendimento de doengas raras, estando presentes
na Capital Federal e nos Municipios de Anapolis — GO, Recife — PE, Curitiba — PR, Rio
de Janeiro — RJ, Porto Alegre — RS, Santo André — SP e Salvador — BA (BRASIL 2019 A
existéncia de um namero reduzido de Municipios que possuem condig¢Oes especificas
para o tratamento das doencas e para a prestagao de outros cuidados revela um
obstaculo significativo a efetivacdao do direito a satide no pais para os portadores de
doengas raras. Observa-se, por exemplo, que os centros de referéncia estao limitados,
majoritariamente, as capitais dos estados, o que tende a dificultar o acesso dos
pacientes que vivem no interior do territdrio nacional.

3.2 Medicamentos 6rfaos, judicializa¢ao e a Politica Nacional de Doencas Raras

As dificuldades relacionadas ao alcance dos tratamentos de doengas raras pela
populacao tém sido enfrentadas no Brasil por mecanismos de participacao popular,
como as consultas publicas realizadas pela CONITEC para a incorporagao de
tratamentos pelo SUS, e pela via judicial. O crescimento dos gastos com medicamentos
para doencgas raras ¢ identificado no aumento das despesas com o componente
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especializado de medicamentos (no qual estdao incluidos os medicamentos para
doengas raras) no ambito federal.

Entre os anos de 2008 e 2015, o crescimento real do componente estratégico de
assisténcia farmacéutica foi de 67,8%. Ja o componente basico teve aumento um pouco
acima de 5% em 2016, enquanto o periodo 2008-2015 observou decréscimo real dos
investimentos no setor (MAGALHAES; BEGHIN; DAVID, 2018, p. 14). No biénio 2016-
2017, as medidas de austeridade implementadas no ambito federal impactaram em
maior propor¢ao o componente especializado, que teve redugao de 25,86%, enquanto
os componentes basico e estratégico tiveram redugoes, respectivamente, de 9,83% e
6,13% (MAGALHAES; BEGHIN; DAVID, 2018, p. 19). Ainda assim, os gastos com o
componente especializado representaram a proporcao de 34,7% do total de
R$16.407,65 milhoes destinados as aquisi¢oes de medicamentos.

Para compreender as alteragOes efetivadas no ambitos das politicas publicas e
na judicializacdo de doencas raras, a pesquisa buscou avaliar os pedidos de
fornecimento de medicamentos no ambito do Supremo Tribunal Federal e a
incorporacao de novos medicamentos pelo SUS.

Até o advento da Portaria n® 199 (BRASIL, 2014), um relatorio da CONITEC
(BRASIL, 2015a) publicado em maio de 2015 apontou que o SUS contava com
protocolos especificos para o atendimento de 35 enfermidades distintas®. Em noticia
publicada em 28 de fevereiro de 2019, a CONITEC informou que existem 40 protocolos
que tratam de cuidados especificos para pessoas com doengas raras (BRASIL, 2019).
Do total apresentado, 14 tiveram a inclusao de novos medicamentos no ano de 2018
(BRASIL, 2019).

Para comparar o avango da politica publica na incorporacdo de tratamentos com

os pedidos realizados no ambito judicial, procedeu-se a pesquisa da jurisprudéncia do
Supremo Tribunal Federal. Para tanto, no dia 30 de dezembro de 2018, acessou-se o
portal eletronico do Supremo Tribunal Federal, clicando-se no item jurisprudéncia e,
no subitem pesquisa livre. Nesse campo foram digitados os termos de busca “doenca
erara”.

A busca realizada apontou os seguintes resultados: 5 acérdaos, nenhuma
sumula, nenhuma sumula vinculante, 35 decisdes monocraticas, 31 decisoes da
presidéncia, nenhuma questao de ordem e nenhuma repercussao geral.

O critério para a selecao dos julgados foi a identificacao a existéncia de pedidos
de fornecimento de medicamentos e/ou tratamentos para doengas raras,
independentemente da apreciacdo do mérito ou do resultado da decisao*. Como o

3 Deve-se ressaltar que a existéncia de um Protocolo de Diretriz Clinica ndo necessariamente inclui medicamentos
especificos para o tratamento das doencas. Dado o carater de ampla abrangéncia das politicas publicas de satde
desenvolvidas no ambito do SUS, os protocolos podem incluir procedimentos relacionadas a realizacdo de exames
ou de procedimentos cirtirgicos, atendimento por equipe multiprofissional, entre outros.

4 A nao realizacdo da apreciacdo do mérito das decisdes pelo presente estudo pode ser explicado por alguns
motivos. Considera-se que a mera provocagao dos orgaos judiciais ja é suficiente para a verificagdo da existéncia
de controvérsias no tocante ao fornecimento de prestagdes de satide. Desse modo, a recorréncia das enfermidades
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objetivo da pesquisa € analisar a relacao entre os pedidos realizados no ambito
jurisprudencial e o desenvolvimento de politicas publicas no SUS, foram excluidas
todas as decisdes em que nao foi possivel identificar as enfermidades mencionadas nos
julgados.

A tabela a seguir resume a coleta de dados realizada na pesquisa:

Tabela 1: resumo quantitativo dos julgados do Supremo Tribunal Federal quanto aos
termos de pesquisa “doenca” e “rara”

Tipo de Totalde  Quantidade de Quantidade
documento documentos documentos de
pesquisado  retornados excluidos  documentos

utilizados

Acérdao 5 2 3

Decisao 35 30 5
monocratica
Decisao da 31 13 18
presidéncia

Total 71 45 26

Fonte: Elaborado pelos autores

A selecao de julgados resultou na elaboragao de outra tabela, em que foram
apontadas as enfermidades discutidas nas decisdes até o advento da Politica Nacional
de Doencas Raras — 30 de janeiro de 2014 — e também no periodo posterior, data em
que foi encerrada a pesquisa dos julgados (19 de dezembro de 2018). A tabela utilizou
apenas as decisdes em que foi possivel identificar as doengas e os respectivos

medicamentos solicitados pelos pacientes.

Tabela 2 - Comparativo entre os medicamentos/tratamentos requeridos no ambito da
jurisprudéncia do STF e a incorporacao (ou nao) dos mesmos pelo SUS

suscitadas no debate judicial tem o potencial de atrair a atengao dos agentes formuladores de politicas publicas
quanto a priorizacdo da aten¢do a determinadas enfermidades.

5 Foram consideradas as seguintes decisdes para a elaboragao da tabela: agravos em recurso extraordindrio n®
1126190 (BRASIL, 2018d) e n® 952389 (BRASIL, 2016), agravo regimental na suspensao de liminar n® 558 (BRASIL,
2017a), agravo regimental na suspensao de tutela antecipada n® 761 (BRASIL, 2015b), medida cautelar na suspensao
de seguranga n® 5192 (BRASIL, 2017b), medida cautelar na suspensao de tutela provisoéria n® 24 (BRASIL, 2018c),
suspensao de liminar n°® 319 (BRASIL, 2009b), suspensdes de seguranca n° 4316 (BRASIL, 2011d), n°® 4304 (BRASIL,
2011c), n® 3852 (BRASIL, 2010) e n® 3205 (BRASIL, 2007b), suspensdes de tutela antecipada n® 761 (BRASIL, 2014),
n® 558 (BRASIL, 2011e), n® 361 (BRASIL, 2009f), n® 175 (BRASIL, 2009c), n° 244 (BRASIL, 2008a), n® 198 (BRASIL,
2009d) e n® 277 (BRASIL, 2008b), suspensao de tutela proviséria n® 24 (BRASIL, 2018e).
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Doencga Tratamento | Quantidade | Quantidade | Total | Existia Existia @]
requerido de pedidos | de pedidos protocolo | protocolo do | trata
até 30 de entre 31 de do SUS | SUS quando | ment
janeiro de | janeiro de quando da da o
2014 2014 e 30de realizacdo | promulgacdo |reque
dezembro de dos da Portaria | rido
2018 pedidos 199/2014? foi
no ambito incor
do STF? pora
do
pelo
SUS
até
30de
deze
mbro
de
20182
Hemoglobint | Medicamento 2 3 5 Nao Nao Sim®
ria paroxistica Soliris
noturna (eculizumad)
Atrofia Medicamento - 3 3 Nao Nao Nao
Muscular Spinraza
Espinhal Tipo | (Nusinersen)
1
Mucopolissac | Medicamento 3 - 3 Nao Nao Sim?
aridose tipo naglazyme
VI (galsulfase)
Doencade | Medicamento 1 1 2 Nao Nao Nao
Pompe alfaglucosidas
e (Myosyme)
Doenca de | Medicamento 1 - 1 Nao Nao Sim
Niemann-Pick | Zavescka
tipo C (miglustat)
Esclerose REBIF 44 mg 1 - 1 Sim Sim Sim
multipla (betainterfero
na 12
recombinante)

6 Até a data de realizacdo da consulta a relagdo de Protocolos de Diretrizes Clinicas fornecida pela CONITEC, nao
havia sido publicado protocolo especifico para a hemoglubintiria paroxistica noturnal. No entanto, em noticia
publicada em 24 de dezembro de 2018 (BRASIL, 2018b), a CONITEC informa que foi aprovado protocolo que sera
posteriormente publicado.
7 Até a data de realiza¢do da consulta a relagao de Protocolos de Diretrizes Clinicas fornecida pela CONITEC, nao
havia sido publicado protocolo especifico para a mucopolissacaridose tipo VI. No entanto, em noticia publicada em
28 de dezembro de 2018 (BRASIL, 2018a), a CONITEC informa que foi aprovado protocolo que sera posteriormente

publicado.
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Hiperinsulinis | Diazdéxido - Nao Nao Nao
mo congénito
Leucemia | Medicamento - Nao Nao Sim
mieloide Tasigna
cronica (Nilotinibe)
Mucopolissac | Medicamento - Nao Nao Sim
aridose tipo II Elaprase
(Idursulfase)
Sindrome | Medicamento 1 Nao Nao Sim
colestatica Ursacol
cronica 300mg

Fonte: Elaborado pelos autores

As informagOes coletadas apresentam alguns aspectos relevantes para a
compreensao da temadtica. Verifica-se que a maioria dos tratamentos requeridos no
ambito da jurisprudéncia do Supremo Tribunal Federal até o advento da Portaria n®
199 (BRASIL, 2014) nao estavam incluidos nas politicas publicas do SUS.
Excepcionalmente, o pedido de fornecimento de medicamento Rebif 44 mg para o
tratamento de esclerose multipla trata do cumprimento de prestagao a época incluida
no ambito das politicas publicas de satide, conforme indicado na suspensa de tutela
antecipada n° 277 (BRASIL, 2008b).

No caso dos pedidos de tratamento para a fenilcetontria, nao foi possivel
identificar os tratamentos requeridos nas decisdes, o que justificou a ndo inclusao da
enfermidade na tabela.®. Também ndo foram incluidos na tabela, em razao dos pedidos
ndo contemplarem medicamentos, os casos de doenga de xarope de bordo na urina e
de status marmoreo, presentes, respectivamente, na suspensao de tutela antecipada n®
36 (BRASIL, 2005) e no recurso extraordinario n® 248304 (BRASIL, 2001c).

Analisada a tabela, verifica-se que foram apreciados pedidos de tratamentos de
saude para 10 enfermidades raras distintas, sendo a primeira decisao publicada em 13
de fevereiro de 1997 — a medida cautelar na peticao n® 1246 (BRASIL, 1997) - e a tiltima
em 15 de agosto de 2018 — a suspensao de tutela antecipada n® 24 (BRASIL, 2018e).
Antes da publicagao da Portaria 199 (BRASIL, 2014), os pedidos mais recorrentes
foram para o tratamento de mucopolissacaridose tipo VI. No tocante a

mucopolissacaridose tipo VI, tem-se a aprovagao recente de protocolo especifico para

8 Ressalte-se que o primeiro protocolo especifico para a doenca identificado por esta pesquisa foi publicado em
periodo de tempo relativamente distante do momento em que foram apreciados os pedidos pelo STF. Enquanto os
recursos extraordinarios n°® 198265 (BRASIL, 2001b), n® 198263 (BRASIL, 2001a) e n® 195192 (BRASIL, 2000) foram
apreciados no inicio dos anos 2000, a Portaria n® 1.307 (BRASIL, 2013) foi instituida em 2013. Atualmente, ha
previsao de tratamento especifico para fenilcetontiria no ambito do SUS, conforme a Portaria n® 1.307 (BRASIL,
2013).
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o tratamento da enfermidade, sendo incorporado o medicamento Naglazyme
(principio ativo: galsulfase) ao SUS (BRASIL, 2018a).

Comparados os periodos de criacao da politica publica e 0 momento em que foi
realizada esta pesquisa, nota-se um significativo aumento no niamero de protocolos
destinados as doengas raras. Até a publicacao da Portaria n° 199 (BRASIL, 2014),
enquanto o total de doencas identificadas com os respectivos medicamentos
solicitados nas decisoes foi 8, o numero de protocolos correspondentes existentes até a
instituicdo da programa foi 2. Considerado todo o periodo avaliado na pesquisa,
enquanto as espécies de doencas identificadas nas decisdes foram 10, o nimero total
de protocolos publicados ou aprovados para as mesmas subiu para 7 até a data final

da pesquisa — 30 de dezembro de 2019.

4 O DIREITO A SAUDE EM PORTUGAL

Novais (2013, p. 333) leciona que o legislador constituinte portugués adotou
duas principais linhas de tratamento dos direitos fundamentais sociais.
Primeiramente, deve-se destacar que os direitos fundamentais, neles incluidos o
direito a saude, foram extensivamente sistematizados em seu texto. Em segundo lugar,
o regime portugués conferiu posigao privilegiada aos direitos de liberdade. Trata-se,
segundo Novais (2013, p. 334), de uma aceitagao “tacita” da condigao privilegiada
destes na ordem constitucionais. Registre-se que tal aceitagdo é controversa, na medida
em que, assim como no Brasil, embora estejam os direitos sociais consagrados a par do
rol de direitos de liberdade, a sua positivacao suscita a inexisténcia de disting¢des
efetivas quanto ao seu regime de protecao (NOVAIS, 2013, p. 344).

Assim como no Brasil, existem discussdes quanto a efetividade dos direitos de
natureza social ante a sua dependéncia de conformacdo legislativa e de sujeicao a
existéncia de disponibilidade financeira para a sua concretizagao em Portugal
(NOVALIS, 2013, p. 334-335). Por corresponderem a direitos que invocam a realiza¢ao
de prestagOes materiais pelo Estado, eles vinculam-se a nogao de justiga material, visto
que sao destinados especialmente aqueles que nao tém recursos proprios para o
alcance de bens e servigos essenciais. Trata-se da busca pela efetivagao de um minimo
existencial (NOVAIS, 2013, p. 40-42).

No tocante a saude, considerando o papel de reestruturagdo democratica
concretizado com a Constituicdo da Republica Portuguesa (PORTUGAL, 1976), o
artigo 64 de seu texto consagrou-a como direito fundamental, consubstanciada sua

protecao por meio da organizac¢ao do Servi¢o Nacional de Satide — SNS BRAVO, 2010, p- 206).
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As politicas de saude desenvolvidas em Portugal podem ser classificadas em
dois principais periodos. O primeiro, compreendido entre os anos de 1970 e 1985, tem
como referencial a implantacdo e o desenvolvimento do Sistema Nacional de Saude,
sendo a Constituicao (PORTUGAL, 1976) responsavel por estabelecer a protecao da
saude como uma tarefa a cargo do Estado a ser prestada de forma universal e gratuita
(BRAVO, 2010, p- 206207 O surgimento do SNS advém das reformas sanitaria e assistencial
empreendidas a partir do Decreto-Lei n® 413 (PORTUGAL, 1971), também conhecido
como “reforma de Gongalves Ferreira”. No ambito dessa reforma, foi criado o
Ministério da Satde e Assisténcia, que tem como principios a universalidade do direito
a saude garantida por meio da agao estatal (GOMES, 2014, p. 19).

O segundo momento, que tem inicio apds 1985, tem como fundamento a
incorporacao do sistema privado de satde ao setor publico (BRAVO, 2010, p. 207). No
periodo, sdo realizadas altera¢des normativas e institucionais no ambito do SNS, como
a atribuicdo de responsabilidade compartilhada pelos cidaddos e pelo Estado no
cuidlado com a saude - anteriormente a responsabilidade incumbia
predominantemente ao Estado —, a criagdo do seguro-sauide, a previsao de taxas
moderadoras a serem cobradas pelo SNS e a possibilidade de prestacao dos servigos
para o setor publico através da participagao de convénios e de cooperativas médicas
privadas (BRAVO, 2010, p. 207).

No contexto de alteragdes do plano normativo em matéria de satde, a Segunda
Revisao Constitucional, realizada no ano de 1989, alterou a redacao da alinea “a” do
n.? 2 do artigo 64 (PORTUGAL, 1976), com a previsao de que o direito a satide é
universal e geral, porém “tendencialmente gratuito”. Assentou-se, naquele momento,
a possibilidade de cobranga pelos servigos publicos de satide, sendo confirmada pela
Lei n® 48 (PORTUGAL, 1990).

De acordo com a Base XXXIII da Lei n® 48 (PORTUGAL, 1990), o custeio dos
servigos de saude nao é exclusivo do Estado, podendo haver a cobranca dos usudrios
dos servigos nas hipdteses previstas em suas alineas. Ademais, a Base XXXIV institui
as taxas moderadoras. Por meio delas, sao criadas outras fontes de receita® para o
sistema de satide que tém como objetivo “completar as medidas reguladoras do uso
dos servigos de saude” (PORTUGAL, 1990). A isencao das taxas moderadoras para
grupos economicamente desfavorecidos demanda a realizacao de regulagao especifica
para tanto, conforme indica a Base XXXIV, “2”, da Lei n® 48 (PORTUGAL, 1990).

9 Deve-se ressaltar que a fun¢ao das taxas moderadoras é preponderantemente de racionalizacdo dos servigos de
saude, visto que o porcentual, em média, do valor arrecadado com as referidas taxas geralmente nao ultrapassa 2%
do total da receita do Servi¢o Nacional de Saude (PORTUGAL, 2013, p. 14). Nos anos de 2011, 2012 e 2013, a
proporgao referente ao total das receitas do sistema ptiblico de satide portugués correspondeu aos percentuais de,
respectivamente, 0,74%, 0,95% e 1,69% (PORTUGAL, 2013, p. 96).
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Comparados os sistemas de saude portugués e brasileiro, € possivel identificar
semelhangas e diferengas entre eles.

Ambos os sistemas consagram a saide como direito fundamental social, sendo
estruturados em politicas publicas dirigidas a satisfacao das necessidades sociais.
Asensi (2013, p. 807) ressalta, contudo, que o tratamento conferido
constitucionalmente ao referido direito no Brasil reforca a exigibilidade do referido
direito em maior medida do que em Portugal, sendo comum a sua judicializagao.

Ambos tém como fundamento a formulagao de sistemas de satide publicos em
momentos historicos semelhantes (inicio do periodo de redemocratizagao). As
semelhancas desses modelos podem ser destacadas pelas ideias de universalidade,
participacdo social, prestacao de servigos que abarcam desde a baixa até a alta
complexidade, e regionalizacdo. O carater publico e universal dos sistemas nao é
idéntico para ambos os paises. Conforme assinala Asensi (2013, p. 807), o carater
publico e universal da satde no Brasil ¢ acompanhado de precarizagao na realizagao
dos servigos de baixa e média complexidade. Em Portugal, o carater publico do sistema
de satde nao significa que haja a gratuidade dos servigos fornecidos, existindo a
cobranca de taxas moderadoras.

Ademais, a participacdo social no desenho das politicas publicas de saude é
essencial em ambos os paises. Destarte, o Brasil tem como veiculos de participagao
popular os Conselhos e Conferéncias de Saude, espagos em que o debate publico é
institucionalizado. Por seu turno, a participacdo popular em Portugal ocorre
majoritariamente por meio de instrumentos informais. Registre-se que as tentativas de
implantacao de sistemas de participacao oficiais tiveram baixa adesao dos cidadaos
portugueses, sendo mais frequente o recurso a realizacdo de manifestacdes populares
e de queixas individuais para a reivindicagao dos direitos sociais (ASENSI, 2013, p.
807).

Ambos os sistemas apresentam estruturas regionalizadas dos servigos. No
Brasil, tal modelo ¢ viabilizado pela descentralizagao politico-administrativa, sendo
conferidas aos entes federativos tarefas especificas, como o atendimento basico para
Municipios, os servigos de média e alta complexidade para os Estados e a organiza¢ao
do sistema pela Unido. A descentralizacao vincula-se a formagao dos canais de
participagdo popular em cada instancia decisoria. A regionaliza¢do do sistema
portugués assume contornos proprios, na medida em que observa apenas a divisdao
administrativa controlada pelo governo portugués de acordo com um modelo de
gerencial de racionalizagdo dos recursos. Nao hd, portanto, a vinculacdo entre a

descentralizacgao e a criagao de instancias participativas (ASENSI, 2013, p. 808).
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4.1 O direito a satide em Portugal e as doencas raras

No ambito das politicas publicas dirigidas as doengas raras em Portugal, foi
instituida a Estratégia Integrada para as Doencgas Raras 2015-2020. O plano, criado pelo
Despacho n.? 2129-B (PORTUGAL, 2015), tem como premissa a “cooperacao
interministerial, intersectorial e interinstitucional” para o desenvolvimento e a
melhoria dos seguintes aspectos nas politicas publicas relativas as doengas raras: “1. A
coordenacao dos cuidados; 2. O acesso ao diagnostico precoce; 3. O acesso ao
tratamento; 4. A informacao clinica e epidemioldgica; 5. A investigagao; 6. A inclusao
social e a cidadania” (PORTUGAL, 2015).

As medidas tomadas no ambito da politica sanitdria indicam alguns aspectos
relevantes. Em relatdrio elaborado pela Direcao-Geral de Satide de Portugal referente
a situagdo do pais no ano de 2016, foi divulgada uma pesquisa que analisou a
capacidade de atendimento e de especializagdo dos grandes centros de satde no
tocante ao fornecimento de cuidados para portadores de doencas raras. De acordo com
a pesquisa, dos 7 grandes centros de satde investigados, apesar de todos prestarem,
em maior ou maior medida, recursos para o tratamento do grupo especifico, apenas 1
deles € especializado no atendimento de portadores de doengas raras!? ®ORTUGAL, 2016, p.4),
Embora esse centro de satide forneca cuidados especificos, a pesquisa ressalta que se
trata de instituicdo de natureza privada, o que condiciona o seu acesso a capacidade
economica (PORTUGAL, 2016, p. 4).

No tocante a coordenagao dos cuidados, o relatorio de 2016 apontou a
necessidade de estabelecimento 3 diretrizes clinicas quanto ao diagnodstico e a
referenciacdo das seguintes enfermidades e grupos etdrios: 1) paramiloidose em
adolescentes e adultos; 2) doencas hereditarias do metabolismo em criancas e adultos;
3) cancros em criangas. Conforme observado pelo relatério do ano seguinte, tais metas
foram cumpridas, sendo estabelecidas normas clinicas a serem observadas pelos
centros de saude no diagndstico e no tratamento das doengas supracitadas
(PORTUGAL, 2017, p. 4).

O relatorio de 2017 ainda apontou algumas outras metas relativas a
coordenacao de cuidados. Nesse sentido, foram realizadas iniciativas de modo a
ampliar a divulgacdo do Cartao da Pessoa com Doenga Rara perante a populagao.
Criado de modo a proporcionar maior atencao aos portadores de doengas raras, o

Cartao da Pessoa com Doenca Rara deve ser requisitado pelo médico assistente

10 Deve-se ressaltar que a avaliagdo dos centros de satide engloba a avaliacdo de cuidados quanto as atividades de
fisioterapia, terapia da fala, terapia ocupacional, hipoterapia, terapia assistida por animais, hidroterapia,
musicoterapia, ensino especializado, entre outras cuidados especificos.
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hospitalar, no ambito da unidade de sauide, para cada paciente. A utiliza¢dao do cartao
tem como objetivos: 1) disponibilizar informagdes quanto ao estado de satde de cada
paciente nos atendimentos de urgéncia e/ou emergéncia; 2) permitir o registro de
informagoes clinicas importantes dos pacientes, o que inclui formato acessivel e
acompanhamento dos diferentes niveis de cuidados de satde; c) agilizar o processo de
encaminhamento do paciente o centro de satide mais adequado as suas necessidades
(PORTUGAL, 2017, p. 4). A atual configuracao do modelo portugués possibilita que
todos os hospitais publicos e privados possam requisitar o cartao (PORTUGAL, 2017,
p. 5).

No tocante ao diagndstico precoce, o relatorio de 2016 aponta o aprimoramento
de testes genéticos dirigidos ao diagndstico de doencas hereditdrias, especialmente
aplicados a recém-nascidos, além da formula¢do de uma norma clinica dirigida ao
tratamento e a realizacdo de testes genéticos (PORTUGAL, 2016, p. 5). As medidas
verificadas no relatorio de 2017 tiveram como principal meta alcangada a formulacao
de uma norma de “Prescricao, Execucao Laboratorial e Tratamento da Informacgao de
Testes Genéticos relacionados com a Saude em Idade Pediatrica e no Adulto”
(PORTUGAL, 2017, p. 6).

Relativamente ao acesso da populagao aos tratamentos de satide, o relatorio de
2016 identificou iniciativas dirigidas a organizacdo dos centros de satide e ao seu
reconhecimento como unidades habilitadas ao cuidado de portadores de doencas
raras. As ac¢Oes tiveram o escopo de aumentar o acesso aos servicos de saude e de
melhorar a sua qualidade (PORTUGAL, 2016, p. 5). O relatorio de 2017 demonstrou a
realizacdo de atividades direcionadas a atualizacao das informacgdes disponiveis na
versao portuguesa do portal eletronico Orphanet!!, o que resultou na catalogacao dos
avancos cientificos empreendidos naquele pais e no mundo todo e na facilitacao do
seu acesso aos pacientes e profissionais de satde portugueses. Além disso, no mesmo
ano foram reconhecidos 10 novos centros para o cuidado com as doengas raras. Foram
também aprovados 14 medicamentos 6rfaos no ambito do Sistema Nacional de Saude
(PORTUGAL, 2017, p. 7).

No tocante as informacgdes clinicas e epidemioldgicas, o relatorio de 2016
apontou que o governo portugués buscou incentivar a utilizagdo do sistema de
informagoes Orphanet, tratando-o como meio de informagdes de referéncia em

matéria de doengas raras. Nesse sentido, procedeu-se a reunido de informagoes das

11 Segundo as informagoes disponibilizadas na pagina eletronica da instituigao, a Orphanet € uma institui¢ao criada
na Franca, em 1997, que tem como objetivo reunir informacdes sobre doengas raras — com enfoque no diagndstico,
nos cuidados e no tratamento das enfermidades. Trata-se de uma iniciativa resultante de um conjunto de a¢des de
diversos paises europeus que, a partir de 2000, passou a contar com suporte da Comissao Europeia, 6rgao executivo
da Unido Europeia (ORPHANET, 2019).
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diversas pesquisas realizadas no pais e a sua divulgagao no referido portal. Foram
também realizados esfor¢os no sentido de ampliagao do acesso ao Cartao da Pessoa
com Doengas Raras (PORTUGAL, 2016, p. 7).

No ambito da pesquisa, o relatério de 2016 demonstrou o levantamento de
dados quanto aos projetos cientificos realizados em Portugal nos 5 anos anteriores, o
que resultou na identificacdo de um total de 23 projetos em curso no periodo
(PORTUGAL, 2016, p. 7-9). Outro levantamento foi realizado nos mesmos moldes no
ano seguinte (PORTUGAL, 2017, p. 9). O relatorio de 2017 revela a promogao de uma
reunido cientifica internacional voltada ao debate de tendéncias na pesquisa de doenca
raras. Nesse sentido, foram tragcados parametros para 1) o mapeamento e o diagnostico
das enfermidades; 2) o desenvolvimento de modelos, e instrumentos terapéuticos; e 3)
a definigao de recursos para o auxilio de pacientes e familiares (PORTUGAL, 2017, p.
8-9).

Por fim, no que concerne as estratégias de inclusao social e cidadania, o relatdrio
de 2016 aponta o objetivo de estimular a participagao das associagdes de pacientes no
didlogo e na atengao as suas necessidades. Foi também organizada uma espécie de
questiondrio quanto a satisfacdo dos servigos no cuidado dos pacientes com essas
doencas, o que envolve nao sé a saude, mas também a educacao e o setor social. A
previsao de aplicacdo dessa iniciativa estava prevista para 2017 (PORTUGAL, 2016, p.
10). Contudo, o relatorio de 2017 revelou que tal politica ndo foi executada no
momento inicialmente previsto (PORTUGAL, 2017, p. 6), sendo prevista sua efetivacao
em 2018 (PORTUGAL, 2017, p. 5).

4.2 O acesso a medicamentos 0rfaos no ambito do Sistema Nacional de Saude

Conforme observado, o SNS nao ¢é totalmente gratuito. Relativamente ao acesso
a medicamentos, é previsto o regime de coparticipacao, em que Estado e particulares
custeiam cada qual parte dos medicamentos. De modo a dispor quanto ao regime de
coparticipacao, o Decreto-Lei n.? 118 (PORTUGAL, 1992) estabelece os grupos de
medicamentos e os porcentuais de custeio a cargo do Estado de acordo com as doencas
as quais sao dirigidos os medicamentos. Tal regime abarca desde o custeio integral por
parte do Estado, o que ¢ aplicado a medicamentos considerados de elevada
essencialidade, como aqueles referentes a doencas cronicas, que atingem
substancialmente a qualidade de vida das pessoas, até propor¢des menores de custeio

dos medicamentos. A coparticipa¢do também é definida de acordo com determinados
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grupos populacionais, beneficiando a popula¢ao de baixa renda com o aumento da
proporcao do custeio estatal dos medicamentos'2.

A coparticipacdo envolve outros critérios na racionalizagao do acesso a
medicamentos, conforme prevé o artigo 6° do Decreto-Lei n® 118 (PORTUGAL, 1992).
Assim, sao abrangidos desde medicamentos novos para os quais nao ha nenhum outro
tratamento prévio oferecido pela rede publica de saude, até medicamentos que
apresentam a mesma composi¢ao quimica e a mesma eficicia mas que tém prego
inferior aqueles aqueles ja integrantes das politicas publicas do SNS.

No tocante aos medicamentos drfaos, as agoes empreendidas no ambito do SNS
tém resultado no crescimento da oferta de tratamentos farmacéuticos destinados as
doencas raras. Até o ano de 2017, um levantamento oficial realizado pela Autoridade
Nacional do Medicamento e Produtos de Satde — INFARMED, I. P. agéncia
portuguesa de vigilancia de medicamentos e de produtos de satde, apontou a
existéncia de 62 farmacos disponiveis para tratamento de doencas raras no pais
(PORTUGAL, 2018). As informacoes disponibilizadas pela INFARMED, I. P., ainda
indicam o investimento publico total em 89,2 milhdes de euros para o periodo
compreendido entre janeiro e novembro de 2017, o que representa a proporcao de 8%
do peso com gastos com medicamentos nos hospitais do SNS, taxa que tem sido
mantida relativamente estavel ao longo do tempo (PORTUGAL, 2018).

A manutencao da proporgao dos gastos com medicamentos 6rfaos em Portugal
pode ser explicada por alguns fatores. Como o marco regulatério europeu destinado
ao desenvolvimento de medicamentos drfaos prevé um prazo de validade de 10 anos
para o exercicio dos direitos de comercializagao dos produtos com exclusividade pelo
laboratorio patrocinador, é esperado que, com o fim desse prazo, haja a diminuigao
dos custos na aquisi¢ao desses produtos, ante a possibilidade de estabelecimento de
concorréncia no mercado farmacéutico, o que permite, por exemplo, a substitui¢ao dos
medicamentos utilizados por genéricos (SOUSA, 2016, p. 47). Outro razao é que,
apesar do aumento substancial do nimero de medicamentos designados orfaos, esse
numero nao é acompanhado pela sua aprovacao no ambito dos érgaos oficiais de
saude (SOUSA, 2016, p. 47). A evolucao do numero de substancias disponiveis no

ambito do Sistema Nacional de Satide pode ser melhor explicitada na imagem a seguir:

Figura 1 - Evolugao de substancias relacionadas a medicamentos drfaos em Portugal
Fonte: Portugal (2018)

12 Nesse sentido, ver o artigo 32 do Decreto-Lei n® 118 (PORTUGAL, 1992), que abrange “pensionistas que aufiram
pensdes de montante nao superior ao salario minimo”.
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Substancias de medicamentos orfaos

N.2 Substancias ativas

2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017

CONSIDERACOES FINAIS

O artigo teve como objetivo promover um estudo comparado das politicas
publicas implementadas pelo Brasil e por Portugal na efetivagao do direito a saide em
matéria de doengas raras. Para tanto, foram analisados alguns aspectos peculiares a
tematica das doengas raras.

Em sequéncia, o estudo conduzido investigou alguns dos principais marcos
normativos em matéria de politicas de publicas de satide no Brasil, sendo discutidas
algumas das implicagdes derivadas do seu tratamento constitucional.

De modo a tracar um panorama das politicas ptblicas em matéria de doengas
raras, o trabalho teceu consideragdes criticas acerca do seu principal marco regulatdrio,
a Portaria n® 199 (BRASIL, 2014).

Como a discussao vincula-se a judicializa¢ao da oferta de medicamentos 6rfaos,
buscou-se relacionar os pedidos de fornecimento de tratamentos para doencas raras
no ambito do Supremo Tribunal Federal com a formulagao de Protocolos Clinicos e
Diretrizes Farmacéuticas no ambito do Sistema Unico de Satide.

Em Portugal, a avaliacao das politicas ptiblicas para doencas raras foi feita por
meio da andlise de informagdes disponibilizadas em fontes oficiais e ndo oficiais acerca
dos tratamentos de saude disponibilizados a populagao através do Sistema Nacional
de Sauide e da implantacdo da Estratégia Integrada para as Doengas Raras 2015-2020.
No tocante ao acesso a medicamentos para doengas raras, ressaltou-se o regime de
coparticipagdao do SNS. Apesar do aumento no nimero de medicamentos ofertados
pela rede publica de satde, foram apontadas algumas razdes que justificam a
tendéncia de estabilizacao dos gastos publicos com relagao a tal matéria.

A investigacao das politicas publicas de satide em Brasil e Portugal permitiu

observar que, resguardadas as peculiaridades de cada pais, esforcos tém sido dirigidos
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a efetivagao do direito fundamental a saide em matéria de doengas raras, o que suscita

o escopo de densificacao dos principios da universalidade e da integralidade.
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