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Editorial 7

Medicamentos orfaos - doencas raras e a judicializacao

da saide

Orphan drugs - rare diseases and health judicialization

A Justica tem se tornado um dos caminhos utilizados mais
comuns para resolver problemas de acesso a medicamentos;
algumas vezes em fase de estudo experimental e sem
registro no pais e, em outras, medicamentos para tratamento
de doengas especificas.

No rol dos medicamentos mais polémicos, envolvidos em
processos judiciais, estdo aqueles impostos ao Sistema
Unico de Saude (SUS), medicamentos de alto custo,
medicamentos off label e medicamentos com eficacia
questionavel, principalmente para tratamento de doengas
crdnicas, como cancer, hepatites, diabetes, doengas raras,
entre outras.

Contudo, as interven¢des do judicidrio na area dos
medicamentos ndo tém sido vistas pelos gestores da area
da saude como um caminho saudavel na solugdo dos
problemas, mas sim como um procedimento inadequado e
disseminador de medicamentos muitas vezes ndo testados e
cujas observacdes de eficacia ndo sao de dominio de quem
0 prescreveu.

O numero crescente de doengas raras ¢ um importante
problema de saude publica, ndo s6 em paises em
desenvolvimento como o Brasil, devido, em grande parte,
a falta de incentivo dos governos para os fabricantes
locais de medicamentos considerados “orfaos”. A maioria
das industrias farmacéuticas ¢ composta de empresas
multinacionais e seus interesses particulares muitas vezes
sdo divergentes dos interesses sociais dos paises nos quais
elas concentram suas atividades. Adicionalmente, nao ha,
por parte dos governos, critérios claros para a inclusdo de
novos “medicamentos 6rfaos” nos programas de saude.
Estima-se que 6-8% da popula¢do mundial sejam portadores
de alguma doenga rara; ¢ no Brasil, aproximadamente
13 milhdes de pessoas sdo portadores (1). No mundo sdo
conhecidas cerca de 7 mil doengas raras, das quais 80% sao
de origem genética, 75% se manifestam na infancia, e cerca
de 95% delas ainda ndo possuem tratamento disponivel
(2). Essas parecem ser as principais razoes que levam as
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pessoas a buscarem na justi¢a o direito ao acesso a muitos
medicamentos, as vezes ainda nao registrado no pais.

Na Europa, existem cerca de 80 medicamentos com
designagdo “orfao” e com autorizacdo de introducdo no
mercado (3). No Brasil, 35 tratamentos para doencas raras
sdo cobertos pelo SUS (4) e apenas 45 medicamentos
considerados “orfaos” encontram-se registrados para
tratamento de aproximadamente 14 doencas raras. E
previsivel que, nessas condigdes, a judicializagdo da satide
pareca ser um caminho compreensivel e certamente a
previsdo de que cerca de 60% dos recursos totais para a
aquisi¢ao de medicamentos serdo gastos para o atendimento
de pacientes com doencas raras (1) ndo parece fora de
proposito .

No Brasil ndo hd uma politica direcionada aos medicamentos
orfaos, mas, no inicio de 2014 o Ministério da Saude
estabeleceu, por meio da portaria 199, a Politica Nacional
para as Pessoas com Doengas Raras (5). Com isso, ainda
que ndo suficiente, houve um avanco significativo na area,
pois os medicamentos a serem incorporados devem possuir
efetividade clinica comprovada. Assim, a portaria estimula
a pesquisa cientifica e o desenvolvimento cientifico e
tecnologico voltados para a prevengdo e tratamento de
doengas raras, com énfase para a producdo de novos
medicamentos ¢ imunobioldgicos. A Portaria 199/2014
também propiciara a adogdo de critérios e instrumentos
regulatorios especificos para facilitar o registro e a entrada
de medicamentos para tratamento de doengas raras no
mercado nacional e no SUS.

Evidentemente, a superacdo destes problemas somente
ocorrera de forma mais incisiva por meio de um marco
regulatorio brasileiro que considere as caracteristicas
especificas dos medicamentos orfdos e a necessidade de
fomentar incentivos para ampliar a disponibilidade de
novos medicamentos orfaos no pais. E isso deve ser feito
sem comprometer as politicas e o investimento voltados
aos outros medicamentos.
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