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RESUMO

O proposito desta dissertacdo é enfrentar o seguinte problema: a incorporagdo de medicamentos
orfaos ao pais por meio de acordos de compartilhamento de riscos efetiva o direito humano de
acesso a medicamentos para pacientes com doencas raras? Os medicamentos 6rfdos sdo
destinados ao diagndstico, prevencdo ou tratamento de doencas fatais ou muito graves ou de
enfermidades raras. Nos acordos de compartilhamento de risco, a definicdo do preco do
medicamento e o seu pagamento ficam condicionados a melhoria do paciente na préatica. O
objetivo geral da pesquisa é identificar se o direito ao fornecimento desses medicamentos tem
sido efetivado no Brasil por meio de acordos de compartilhamento de riscos. A justificativa se
da em virtude da multiplicidade de casos concretos atuais envolvendo mortes de pacientes com
doencas raras no pais pela falta de medicamentos, o que insere a pesquisa no campo dos direitos
humanos, tanto pela protecdo da vida quanto pela garantia da assisténcia a satde. A dissertacdo
esta dividida em trés capitulos, cada um correspondente aos objetivos especificos do estudo. O
primeiro capitulo € reservado para a investigacdo do acesso a medicamentos 6rfdos no ambito
da protecao internacional dos direitos humanos. Investiga-se a tutela dos pacientes com doencas
raras na jurisprudéncia internacional, bem como o acesso a medicamentos Orfaos e os acordos
de compartilhamento de risco no cenario global. No segundo capitulo, visa-se identificar o
tratamento juridico do acesso a medicamentos 6rfdos no Brasil, considerando a perspectiva da
jurisprudéncia do Supremo Tribunal Federal e a atividade regulatéria da Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria. A efetividade no acesso a esses medicamentos no pais é matéria abordada
no terceiro capitulo. Investiga-se o processo de incorporacdo de medicamentos 6rfaos enquanto
tecnologia aplicada a satde, discute-se a pertinéncia juridica dos acordos de compartilhamento
de risco para a aquisicdo de medicamentos 6rfdos no ambito do Sistema Unico de Sadde como
instrumento normativo atual de efetividade do direito a salde e a imperiosidade da
regulamentacdo desses acordos no pais. Constata-se a necessidade de um novo regramento
juridico especifico sobre o tema. A metodologia utilizada parte de uma abordagem qualitativa
do tema, tendo o estudo carater exploratério. Colacionam-se jurisprudéncias de cortes
internacionais de direitos humanos, bem como aborda-se o panorama normativo e de dados

legislativos sobre os direitos dos pacientes com doencas raras no contexto brasileiro.

Palavras-chave: Direitos dos Pacientes. Doencas Raras. Medicamentos Orféos. Tecnologias
em Saude.



ABSTRACT

The purpose of this dissertation is to face the following problem: the incorporation of orphan
drugs into the country through effective risk sharing the human right of patients with rare
diseases? Orphan medicinal products are intended for the diagnosis, prevention or treatment of
fatal or very serious diseases or rare diseases. In risk-sharing agreements, the definition of the
price of the drug and its payment are conditional on the improvement of the patient in practice.
The overall objective of the research is to identify whether the right to supply these medicines
has been in Brazil through risk-sharing agreements. The justification is due to the multiplicity
of current concrete cases involving deaths of patients with rare diseases in the country due to
the lack of medicines, which inserts research in the field of human rights, protection of life and
the guarantee of health care. The dissertation is divided into three chapters, each corresponding
to the specific objectives of the study. The first chapter is reserved for the investigation of access
to orphan medicines in the context of international protection of human rights. The guardianship
of patients with rare diseases is investigated in international jurisprudence, as well as access to
orphan medicines and risk-sharing agreements on the global stage. In the second chapter, the
aim is to identify the legal treatment of access to orphan drugs in Brazil, considering the
perspective of the jurisprudence of the Supreme Federal Court and the regulatory activity of the
National Health Surveillance Agency. The effectiveness of access to these medicines in the
country is a matter addressed in the third chapter. The process of incorporation of orphan drugs
as a technology applied to health is investigated, the legal relevance of risk-sharing agreements
for the acquisition of orphan drugs under the Unified Health System is discussed as a current
normative instrument for the effectiveness of the right to health and the imperative of the
regulation of agreements in the country. There is a need for a new specific legal rule on the
subject. The methodology used starts from a qualitative approach to the theme, with the study
being exploratory. Jurisprudences from international human rights courts is glued together, as
well as the normative and legislative data overview on the rights of patients with rare diseases

in the brazilian context.

Keywords: Patients' Rights. Rare Diseases. Orphan Drugs. Health Technologies.
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INTRODUCAO

Pacientes tém enfrentado dificuldades no diagnéstico e no tratamento de enfermidades.
Esse problema é ainda mais acentuado no segmento das doencas raras, tendo em vista que séo
de pouco conhecimento da sociedade, 0 que ocasiona uma condic¢do ainda mais profunda de
vulnerabilidade. A saude é direito de todos e dever do Estado, cuja garantia deve ocorrer por
meio de politicas sociais e econdmicas que visem a reducéo do risco de doengas®. No Brasil, 0
Sistema Unico de Satde (SUS) é pautado pela diretriz da universalidade da cobertura e da
integralidade de atendimento?. Desse modo, todas as pessoas que estiverem acometidas por
alguma enfermidade devem gozar de assisténcia custeada e fomentada pelo poder publico.

InUmeros pressupostos tornam as questdes de saude afetas ao campo dos direitos
humanos. 1sso porque o desafio de concretizar a universalidade e a integralidade da assisténcia
a saude no pais, aliado ao cenério das limitagfes orcamentarias estatais, criam tensdes e dilemas
para o administrador publico, imerso em um contexto de escolhas e de defini¢do de prioridades
institucionais, e, por outro lado, pde em xeque 0 mandamento constitucional de garantia dos
servicos de saude a todos, inclusive, aos pacientes com enfermidades raras.

A Organizacdo Mundial da Saude (OMS) estima que haja 400 milhdes de pessoas com
doencas raras em todo o mundo, das quais 30 milhdes estdo na Europa e 25 milhdes nos Estados
Unidos®. Ja no Brasil, a estimativa é de 13 milhdes de pessoas com enfermidades raras®. No
Estado de Sergipe, cerca de 1.300 pacientes possuem doencas raras, € sdo assistidos pela
Associacdo Sergipana de Pessoas com Doengas Raras °. Isso sinaliza que a concretizagdo do
direito a saude desses pacientes constitui um problema juridico e, sobretudo, um desafio para

a coletividade.

1BRASIL. [Constituicdo (1988)]. Constituicdo da Republica Federativa do Brasil de 1988. Brasilia, DF:
Presidéncia da Republica, [2019]. Disponivel em:
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/constituicao/constituicao.htm. Acesso em: 13 out. 2019.

2 BRASIL. Lei n° 8.080, de 19 de setembro de 1990. Dispde sobre as condicdes para a promogéo, protecdo e
recuperacdo da salde, a organizacdo e o funcionamento dos servigos correspondentes e da outras providéncias.
Diario Oficial da Unido: secdo 1, p. 18068, 20 set. 1990. Disponivel em:
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/leis/I8080.htm. Acesso em: 30 maio 2019.

3 WORLD HEALTH ORGANIZATION (WHO). Priority diseases and reasons for inclusion. 12 March 2013.
Disponivel em: https://www.who.int/medicines/areas/priority_medicines/Ch6_19Rare.pdf. Acesso em: 22 fev.
2020.

4 BRASIL. Ministério da Satde. Doengas raras: o que sdo, causas, tratamento, diagnéstico e prevencéo. 16 ago.
2019. Disponivel em: http://portalms.saude.gov.br/saude-de-a-z/doencas-raras. Acesso em: 9 out. 2019.

> FARIAS, Ana Laura. Campus de Lagarto inicia atividades do ambulatério de genética médica. Universidade
Federal de Sergipe. 31 jul. 2018. Disponivel em: http://www.ufs.br/conteudo/61402-campus-de-lagarto-inicia-
atividades-do-ambulatorio-de-genetica-medica. Acesso em: 20 abr. 2020.


https://www.who.int/medicines/areas/priority_medicines/Ch6_19Rare.pdf
http://www.ufs.br/conteudo/61402-campus-de-lagarto-inicia-atividades-do-ambulatorio-de-genetica-medica
http://www.ufs.br/conteudo/61402-campus-de-lagarto-inicia-atividades-do-ambulatorio-de-genetica-medica
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No &mbito doméstico, uma doenga € considerada rara quando afeta até 65 pessoas em
cada 100.000 individuos, ou seja, 1,3 pessoa para cada 2.000 individuos®. Nos Estados Unidos,
quando o numero de afetados ¢ inferior a 5 a cada 10.000 individuos’. Do mesmo modo, a
Unido Europeia define uma doenca rara quando afeta menos de 5 pacientes por 10.000 pessoas
e, como ultrarrara, quando atinge 1 paciente por 50.000 pessoas®. Estima-se que haja entre 6.000
a 8.000 tipos dessas doencas, das quais 80% sdo de origem genética, frequentemente crbnicas
e potencialmente fatais®.

O acometimento de enfermidades raras possui extensdo global. Na Ucrania, Anna
Sakidon, uma crianga de oito anos, faleceu em janeiro de 2020 em virtude da Sindrome de
Hutchinson-Gilford, condi¢do que tornou o seu organismo com a idade bioldgica de 80 anos,
levando-a a 6bito*°. Em Santos, litoral de S3o Paulo, Valdiceia Conceicdo da Silva, de vinte e
um anos, faleceu em 7 de dezembro de 2019 apés ser diagnosticada com a Sindrome de
Goodpasture, doenca autoimune rara que provoca lesdes nos rins e pulmdes®?.

Em Teixeira de Freitas, no sul do Estado da Bahia, Emannuel de Jesus, crianca de sete
meses, faleceu em 25 de marco de 2019 em decorréncia da falta de medicamento Spinraza®
para o tratamento da atrofia muscular espinhal (AME) tipo 1'2, mesmo com a existéncia de

decisdo judicial em seu favor para o fornecimento do medicamento®. Em Americana, interior

6 BRASIL. Ministério da Salde. Portaria n°® 199, de 30 de janeiro de 2014. Institui a Politica Nacional de Atengdo
Integral as Pessoas com Doencas Raras, aprova as Diretrizes para Atengdo Integral as Pessoas com Doengas Raras
no ambito do Sistema Unico de Satide (SUS) e institui incentivos financeiros de custeio. Diario Oficial da Uni&o:
secédo 1, n. 30, p.44, 12 fev. 2014, Disponivel em:
http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2014/prt0199 30 _01 2014.html. Acesso em: 9 out. 2019.

"WHO. Background Paper 6.19 Rare Diseases. Priority diseases and reasons for inclusion. 12 March 2013.
Disponivel em: https://www.who.int/medicines/areas/priority_medicines/Ch6_19Rare.pdf. Acesso em: 22 fev.
2020.

8 EUROPEAN UNION. Regulation (EU) n. 536/2014 of the European Parliament and of The Council of 16 April
2014 on Clinical Trials on Medicinal Products for Human Use, and Repealing Directive 2001/20/EC. Official
Journal of the European Union. 27 March 2014. Disponivel em: http://eur-lex.europa.eu/legal-content/EN/
TXT/PDF/?uri=CELEX:32014R0536&qid=1421232837997&from=EN. Acesso em: 20 fev. 2020.

® EURORDIS. O que é uma doenca rara? 19 ago. 2009. Disponivel em: https://www.eurordis.org/pt-
pt/content/o-que-e-uma-doenca-rara. Acesso em: 22 fev. 2020.

10 DAILY MAIL. Eight-year-old girl in Ukraine becomes world's youngest person to die of OLD AGE - after
suffering rare genetic disease affecting just 160 people on planet. 15 February 2020. Disponivel em:
https://www.dailymail.co.uk/news/article-8007097/Eight-year-old-girl-Ukraine-worlds-youngest-person-die-
OLD-AGE.html. Acesso em: 22 fev. 2020.

L ORTIZ, Vanessa. Jovem morre apos ser diagnosticada com doenca rara em SP: "Vomitava sangue'. G1 Santos.
8 dez. 2019. Disponivel em: https://g1l.globo.com/sp/santos-regiao/mais-saude/noticia/2019/12/08/jovem-morre-
apos-ser-diagnosticada-com-doenca-rara-em-sp-vomitava-sangue.ghtml. Acesso em: 23 fev. 2020.

12 A atrofia muscular espinhal proximal tipo 1 é uma forma grave infantil de atrofia muscular espinhal,
caracterizada por fraqueza muscular grave e progressiva, degeneracgao e perda dos neurénios motores inferiores da
medula espinhal e do nicleo do tronco cerebral. O inicio da doenga ocorre antes dos 6 meses de idade. A
prevaléncia é de 1-9 casos por 100 mil pessoas. O Spinraza® e 0 Zolgensma® sdo os medicamentos utilizados no
tratamento da doenga. ATROFIA MUSCULAR ESPINHAL PROXIMAL TIPO 1. Orphanet. [S.1]. Disponivel
em: https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/OC_Exp.php?Ing=PT&Expert=83330. Acesso em: 20 mar. 2020.

13 BORGES, Renata; BELO, Maiana. Sem conseguir remédio de R$ 370 mil, bebé com atrofia muscular morre na


https://www.eurordis.org/pt-pt/content/o-que-e-uma-doenca-rara
https://www.eurordis.org/pt-pt/content/o-que-e-uma-doenca-rara
https://www.dailymail.co.uk/news/article-8007097/Eight-year-old-girl-Ukraine-worlds-youngest-person-die-OLD-AGE.html
https://www.dailymail.co.uk/news/article-8007097/Eight-year-old-girl-Ukraine-worlds-youngest-person-die-OLD-AGE.html
https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/OC_Exp.php?lng=PT&Expert=83330
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de Séo Paulo, Aysha Goerigk, bebé de cinco meses acometida, também, por AME, morreu em
26 de setembro de 2020 pela falta do medicamento Zolgensma®*“.

A multiplicidade de casos concretos atuais envolvendo mortes de pacientes com doencas
raras, aliado ao contexto de discussdes juridicas em torno da obrigatoriedade de dispensacao de
medicamentos pelo poder publico, servem de justificativa para este estudo diante da relevancia
social. Além disso, o crescente aumento da judicializacdo das demandas de saude visando ao
fornecimento de medicamentos para esse grupo de pacientes, e a constante inser¢do do tema na
pauta legislativa brasileira, demonstra a relevancia de se problematizar a questdo no campo dos
direitos humanos, que séo, também, instrumentos de superacao das injusticas e desigualdades
sociais®®.

Os medicamentos destinados ao diagnostico, prevencao ou tratamento de doencas fatais,
muito graves ou raras sdo denominados medicamentos 6rfaos. A designacao o0rfa ocorre porque,
em condi¢cbes normais de mercado, a industria farmacéutica tem pouco interesse em
desenvolver e comercializar medicamentos destinados apenas a um pequeno ndmero de
doentes?®.

Nessa toada, conhecer o tratamento juridico e os desdobramentos dos direitos humanos
dos pacientes que possuem doencas raras coloca o Brasil no centro das discussdes de um
problema que possui envergadura mundial. Por meio dessa dissertacéo investiga-se os direitos
dos pacientes com enfermidades raras na perspectiva de protecdo dos direitos humanos.

No processo de delimitacdo do tema foi enfatizado o acesso a medicamentos 6rfaos.
Embora outras problematicas nesse segmento pudessem ser investigadas, como a atuacao
especifica das associacOes de pacientes com doencas raras nas midias sociais e 0 estigma do
preconceito sobre doencas raras, a delimitacdo se da pela relacdo direta entre o fornecimento
de medicamentos e a protecdo de direitos, como a vida e a integridade pessoal.

Nos ultimos anos, paises que contam com sistemas de protecdo universal a satde tém

utilizado acordos de compartilhamento de riscos para a garantia de acesso a medicamentos

BA; Justica tinha determinado entrega. G1 Bahia. 26 mar. 2019. Disponivel em:
https://gl.globo.com/ba/bahia/noticia/2019/03/26/sem-conseguir-remedio-de-r-370-mil-bebe-com-atrofia-
muscular-morre-na-ba-justica-tinha-determinado-entrega.ghtml. Acesso em: 20 mar. 2020.

14 MORRE BEBE COM DOENCA RARA QUE MOTIVOU CAMPANHA PARA COMPRA DE REMEDIO
MAIS CARO DO MUNDO. ISTOE. 27 set. 2020. Disponivel em: https://istoe.com.br/morre-bebe-com-doenca-
rara-que-motivou-campanha-para-compra-de-remedio-mais-caro-do-mundo/. Acesso em: 11 out. 2020.

15 CELQOS, Jeferson Fernando. Por uma concepgéo contra-hegemdnica do direito: o direito que nasce da luta social.
In: RUBIO, David Sanchez; OLIVEIRA, Liziane Paixdo Silva; DORNELLES, Carla Jeane Helfemsteller Coelho
(orgs.). Teorias Criticas e Direitos Humanos: contra o sofrimento e a injustica social. Curitiba, PR: CRV, 2016.
p. 79-92.

6 EURORDIS. What is na Orphan Drug? 17 abr. 2007. Disponivel em:
https://www.eurordis.org/sites/default/files/publications/Fact_Sheet_OD.pdf. Acesso em: 20 nov. 2019.


https://g1.globo.com/ba/bahia/noticia/2019/03/26/sem-conseguir-remedio-de-r-370-mil-bebe-com-atrofia-muscular-morre-na-ba-justica-tinha-determinado-entrega.ghtml
https://g1.globo.com/ba/bahia/noticia/2019/03/26/sem-conseguir-remedio-de-r-370-mil-bebe-com-atrofia-muscular-morre-na-ba-justica-tinha-determinado-entrega.ghtml
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orfaos e para regular o preco de novos produtos farmacéuticos. Na partilha de riscos, o
pagamento € definido pela eficacia do remedio, ou seja, com a comprovacao da melhoria das
condicdes de satde do paciente pelo uso do medicamento na pratica'’.

No Brasil, a Portaria n® 1.297, de 11 de junho de 2019, é a responsavel por instituir
acordo de compartilhamento de risco para incorporagdo de tecnologias em saude, visando ao
fornecimento do medicamento Spinraza® (Nusinersena) para o tratamento da atrofia muscular
espinhal tipos 11 e 111 no ambito do SUS?,

Parte-se da seguinte pergunta de pesquisa: a incorporacdo de medicamentos Orfaos ao
pais por meio de acordos de compartilhamento de riscos efetiva o direito humano de acesso a
medicamentos para pacientes com doencas raras?

A hipétese levantada € a de que os acordos de compartilhamento de risco ainda
necessitam de maior regulamentacdo no Brasil, o que constitui um obstaculo na efetivacdo do
direito humano de acesso a medicamentos para pacientes com enfermidades raras.

O objetivo geral do estudo é identificar se a protecdo juridica dos pacientes com doencas
raras, em relacdo ao fornecimento de medicamentos 6rféos, tem sido efetivada no pais por meio
de acordos de compartilhamento de riscos. Para persegui-lo, foram estabelecidos (3) trés
objetivos especificos, 0s quais correspondem, na ordem, ao objeto de cada um dos capitulos.

O primeiro objetivo especifico é investigar 0 acesso a medicamentos 6rfdos para
pacientes com doencas raras na perspectiva internacional. A escolha por essa abordagem se da
em virtude da internacionalizacdo do Direito. No capitulo 1, aborda-se a tutela juridica dos
pacientes com doencas raras no sistema internacional de protecdo dos direitos humanos, avalia-
se 0 contexto de desigualdade juridica no acesso a medicamentos 6rfaos entre Norte e Sul
Global e a implementacao dos acordos de compartilhamento de riscos enquanto instrumento de
efetividade na aquisicdo de drogas 6rfas.

O segundo objetivo especifico € identificar o tratamento juridico do acesso a
medicamentos 6rfdos no Brasil. No capitulo 2, aborda-se o direito ao tratamento

medicamentoso para pacientes com doencas raras no ordenamento juridico brasileiro.

1 CAPRI, Stefano; LEVAGGI, Rosella. Shifting the Risk in Pricing and Reimbursement Schemes? A Model
of Risk-Sharing Agreements for Innovative Drugs. 24 May 2011. Disponivel em:
https://ssrn.com/abstract=1851487. Acesso em: 20 jun. 2020.

18 BRASIL. Ministério da Salde. Portaria n° 1.297, de 11 de junho de 2019. Institui projeto piloto de acordo de
compartilhamento de risco para incorporacdo de tecnologias em salide, para oferecer acesso ao medicamento
Spinraza (Nusinersena) para o tratamento da Atrofia Muscular Espinhal (AME 5q) tipos Il e 111 no &mbito do
Sistema Unico de Satde - SUS. Diario Oficial da Uni&o: edicdo 112, secdo 1, p. 125. 12 jun. 2019. Disponivel
em: http://pesquisa.in.gov.br/imprensa/jsp/visualiza/index.jsp?data=12/06/2019&jornal=515&pagina=125.
Acesso em: 10 jan. 2020.


https://ssrn.com/abstract=1851487
http://pesquisa.in.gov.br/imprensa/jsp/visualiza/index.jsp?data=12/06/2019&jornal=515&pagina=125
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Investiga-se a problemética na jurisprudéncia do Supremo Tribunal Federal (STF), que
reconheceu, em 2019, a especificidade dos medicamentos 6rfdos. Em seguida, avanca-se para
a atividade regulatéria da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa), autarquia
responsavel pelo controle da producédo e consumo de produtos e servigos submetidos a protecao
sanitéria.

O terceiro objetivo especifico é versado no capitulo 3. Busca-se, aqui, perquirir a
efetividade do compartilhamento do risco como medida eficaz para os pacientes com doencas
raras no contexto brasileiro. Investiga-se a incorporacdo de novos medicamentos ao SUS
enquanto nova tecnologia e desafio para o sistema publico de saide. Em seguida, esmiuca-se a
pertinéncia juridica dos acordos de compartilhamento de risco para a aquisi¢do de medicamento
Spinraza® no SUS e a imperiosidade de uma regulamentacdo no pais. Constatou-se que ha
necessidade de um novo regramento juridico especifico sobre esses acordos no pais, que leve
em consideracdo, em especial, clausulas de desempenho pautadas na definicdo mais clara sobre
as obrigacGes das partes e dos desfechos clinicos esperados.

A metodologia utilizada inclui a abordagem qualitativa do tema, em razdo da
necessidade de analisa-lo a partir de aspectos da realidade que nio podem ser quantificados®®.
O estudo parte de casos concretos para a teoria. As fontes de pesquisa incluem a norma, a
jurisprudéncia e a doutrina. Na estrutura argumentativa do texto, segue-se, nessa ordem, uma
l6gica de gradacéo de fontes?.

A pesquisa tem, quanto aos objetivos, carater exploratorio. 1sso porque ha intencdo de
apresentar a visdo geral do fendbmeno investigado?'. Nesse viés, detalha-se 0o panorama
normativo e de dados legislativos sobre os direitos dos pacientes com doengas raras no
segmento de acesso a medicamentos 6rfaos, tanto no contexto internacional quanto no cenério
brasileiro. Utiliza-se ainda a técnica de fertilizacdo cruzada, a qual envolve a existéncia de um
didlogo entre juizes, que passam a se interessar, estudar e utilizar interpretacfes juridicas
desenvolvidas em outros tribunais, estrangeiros ou internacionais, em um processo de

descentralizacdo de fontes??,

19 SILVEIRA, Denise Tolfo; CORDOVA, Fernanda Peixoto. A Pesquisa Cientifica. In: GERHARDT, Tatiana
Engel; SILVEIRA, Denise Tolfo (org.). Métodos de Pesquisa. Porto Alegre: Editora da UFRGS, 2009. p. 31-43.
20 MONEBHURRUN, Nitish. Manual de metodologia juridica: técnicas para argumentar em textos juridicos.
Sdo Paulo: Saraiva, 2015.

2L GIL, Antbnio Carlos. Métodos e técnicas de pesquisa social. 7. ed. Sdo Paulo: Atlas, 2019.

22 \VARELLA, Marcelo Dias. Internacionalizagdo do Direito: Direito internacional, globalizagdo e
complexidade. 12 May 2013. Brasilia: UniCEUB, 2013. Disponivel em: https://ssrn.com/abstract=2263949.
Acesso em: 20 mar. 2020.
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O objeto de investigacdo é voltado aos direitos humanos. Logo, colacionam-se
jurisprudéncias dos sistemas europeu, interamericano e africano de protecdo dos direitos
humanos. No ambito da Organizacdo das Na¢bes Unidas (ONU), verificou-se a existéncia de
declaracdo politica firmada em 2019 que reconhece as doencas raras como um desafio de
envergadura mundial.

No sistema europeu foram identificados (3) trés casos de pacientes com doengas raras
no HUDOC, base de dados da Corte Europeia de Direitos Humanos (CEDH). Os critérios de
afunilamento utilizados na pesquisa jurisprudencial envolveram os direitos aplicaveis aos
pacientes no &mbito da assisténcia a saude e acesso a medicamentos para doencas raras. Com o
emprego do termo rare diseases foram identificados no HUDOC 92 resultados?. Os descritores
(palavras-chave) utilizados foram patient, rare diseases e right to life.

Os critérios de afunilamento empregados se justificam em razao do estudo se voltar para
0s cuidados em salde e o acesso a medicamentos como facetas do direito a vida. Dentre 0s
julgados, ha duas sentencas sobre assisténcia a salde e protecdo da vida, uma de 2014 e outra
de 2017, bem como uma decisdo de inadmissibilidade relacionada a dispensacdo de
medicamento 6rfao proferida em 2002. No contexto interamericano também existem
precedentes. Na Comisséo Interamericana, identificou-se na base de dados da Organizacdo dos
Estados Americanos (OEA) um caso de 2019 com determinagdo de medida cautelar em favor
de paciente colombiano com enfermidade rara. Os descritores aplicados foram paciente,
enfermedad rara e derecho a la vida. Diante da especificidade do objeto investigado, optou-se
por ndo realizar recorte temporal nessa etapa dos procedimentos metodolégicos.

No ambito interno, a pesquisa jurisprudencial se volta aos posicionamentos do STF
sobre fornecimento de medicamentos, com decisdes entre 2019 e 2020. O recorte temporal se
justifica em razdo de somente nesse periodo a matéria ter sido julgada pela Suprema Corte. Por
meio dessa delimitacdo, foram identificados dois Recursos Extraordinarios (RE n° 65.7718 e n°
56.6471), ambos com repercussao geral reconhecida. No tocante aos acordos de partilha de
risco no contexto interno, a investigacdo teve como direcionamento o proprio processo de
implementacdo feito pelo Ministério da Saude.

O marco tedrico utilizado no estudo parte dos Direitos Humanos dos Pacientes,

capitaneado no ordenamento juridico brasileiro por Aline Albuquerque 2. Parte-se do

2 EUROPEAN COURT OF HUMAN RIGHTS (ECHR). Disponivel
em:https://hudoc.echr.coe.int/eng#{%22fulltext%22:[%22rare%20diseases%22],%22s0rt%22:[%22EMPTY %22
1,%22documentcollectionid2%22:[%22GRANDCHAMBER%22,%22CHAMBER%?22]}. Acesso em: 10 fev.
2020.

24 ALBUQUERQUIE, Aline. Direitos Humanos dos Pacientes. Curitiba: Jurua, 2016.
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pressuposto de que o0 acesso a medicamentos para pacientes acometidos por doencas raras
constitui faceta do direito humano a satde. Considera-se que a provisao de medicamentos para
esse grupo de pacientes é, de modo inevitavel, um verdadeiro desafio atual posto a
Administracdo Pablica, em razdo do alto custo. Diante dessa constatacéo, considera-se que o
problema deve ser discutido a partir do aprimoramento das proprias instituicdes democraticas,
em especial, do Poder Executivo.

A pesquisa se alicerca na linha de concentracao Direitos Humanos, Novas Tecnologias
e Desenvolvimento Sustentavel. O intuito é sistematizar a investigacdo sobre doencas raras no
campo juridico. No processo de reviséo de literatura internacional, utilizou-se as seguintes bases
de dados: SSRN (Social Science Research Network), National Center for Biotechnology
Information (NCBI), Orphanet (portal de origem francesa referéncia na coleta de informacdes
sobre doencas raras e medicamentos 6rfaos) e Scielo (Scientific Electronic Library Online).
Nesse aspecto, ateve-se ao disponivel nos idiomas inglés e espanhol, por serem os idiomas com
0 maior quantitativo de produgdes especificas e com maior rigor metodoldgico na literatura
internacional. Os descritores usados foram rare diseases, orphan drugs, enfermedades raras e
medicamentos huérfanos.

No processo de coleta de informagdes na literatura nacional, a pesquisa se valeu do
banco de Teses e Dissertacfes e do portal de periédicos da CAPES. Como estratégia de
identificacdo da realidade atual do problema, o estudo teve como direcionamento as mudancas
ocorridas no acesso a drogas 0rfés no periodo de 2014-2020. Essa delimitacdo se justificou pelo
fato de que somente a partir de 2014 o Brasil contou com um instrumento normativo especifico
voltado a protecdo juridica de pacientes com doengas raras. O fendmeno das doencas raras €
considerado como um todo para fins desse estudo. Por esse motivo, ndo ha limitacdo a uma
enfermidade em particular. Apesar disso, enfatizou-se o tratamento juridico dos medicamentos
orfaos pediatricos Spinraza® e Zolgensma®, ambos voltados ao tratamento de AME. O foco
nesses medicamentos é justificado pela atualidade do desenvolvimento dos mesmos, e, também,
por serem produtos de elevado custo ao erario.

Como impacto esperado, busca-se fomentar as discussdes sobre a efetividade do acesso
a medicamentos 6rfdos no contexto brasileiro. Dessa forma, pretende-se contribuir para a
concretizacdo de direitos humanos dos pacientes com doencas raras em sintonia com a tarefa

de aprimoramento da Administragdo Publica.
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CAPITULO | - MEDICAMENTOS ORFAOS NO CENARIO DO DIREITO
INTERNACIONAL DOS DIREITOS HUMANOS

A problematica do acometimento das doengas raras é afeta ao Direito Internacional dos
Direitos Humanos. Dentre os desdobramentos desse ramo, os Direitos Humanos dos Pacientes
alicercam a protecdo juridica dos pacientes, a qual, no segmento do acesso a medicamentos
6rfaos?, conta com tratamento desigual entre paises do Norte e Sul Global.

O direito ao tratamento medicamentoso para pacientes com enfermidades raras ja é
reconhecido nas ordens juridicas internas de alguns paises latino-americanos. Na perspectiva
da jurisprudéncia internacional, a dispensacdo de medicamentos constitui faceta do direito a
vida. Os acordos de compartilhamento de risco constituem alternativa ao fornecimento de
medicamentos orfaos. H& necessidade de regulamentacdo para a seguranca juridica e para que
a implementacdo possa servir de aliado do desenvolvimento, contribuindo, dessa forma, para a

qualidade de vida dos pacientes com doencas raras.

1.1 A TUTELA JURIDICA DOS PACIENTES COM DOENCAS RARAS NO SISTEMA
INTERNACIONAL DE PROTECAO DOS DIREITOS HUMANOS

O direito a saude é previsto em diversos instrumentos internacionais de protecdo dos
direitos humanos. Inicialmente, foi descrito pela Constituicdo da OMS de 1946 como um dos
direitos fundamentais de todo ser humano, sem distin¢cdo de raca, religido, crenca politica,
condic¢des econbmicas ou sociais, sendo essencial para conseguir a paz e a seguranga dos povos
e dependente da mais estreita cooperagdo dos individuos e dos Estados?®. O art. 25 da
Declaragdo Universal de Direitos Humanos (DUDH) de 1948 estabelece que todos tém direito
a um padrdo de vida adequado a salde e ao bem-estar de si e de sua familia, o que inclui a

assisténcia médica?’.

25 O termo medicamento 6rfao foi utilizado pela primeira vez em 1968 pelo médico pediatra Harry Shirkey em um
editorial da Revista Pediatrics para se referir a um medicamento de adulto para uso em criangas. LABSON,
Michael. Pediatric Priorities: Legislative and Regulatory Initiatives to Expand Research in Use of Medicine in
Pediatric Patients. Journal of Health Care and Law Policy, v. 6, n. 34, p. 33-72, 2000. Disponivel em:
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/15017951/. Acesso em: 10 jan. 2020.

26 OMS. Constitucién de la Organizacién Mundial de la Salud. Nueva York, 22 de julio de 1946. Disponivel
em: https://www.who.int/governance/eb/who_constitution_sp.pdf?ua=1. Acesso em: 10 fev. 2020.

27 DUDH. UNIC/RIO, jan. 20009. Disponivel em: https://nacoesunidas.org/wp-
content/uploads/2018/10/DUDH.pdf. Acesso em: 10 fev. 2020.
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O Pacto Internacional sobre Direitos Econdmicos, Sociais e Culturais reconhece no art.
12 o direito de todos de usufruir do mais alto padréo possivel de salde fisica e mental?. Para o
Comité de Direitos Econdmicos, Sociais e Culturais da ONU, esse padrdo inclui elementos
essenciais e interrelacionados, como disponibilidade, em que cada Estado deve contar com um
namero suficiente de estabelecimentos, bens e servicos publicos e centros de atencdo a saude,
e, também, acessibilidade, de modo a afastar qualquer discriminacdo dentro da jurisdigdo de
cada Estado?.

Sob o prisma do sistema regional, a saude também € objeto de protecdo. A Carta Social
Europeia de 1961 positiva no art. 11 que todos possuem o direito de se beneficiar de todas as
medidas que lhe permitam gozar do melhor estado de salde que possam atingir. Do mesmo
modo, a Carta Africana de Direitos Humanos e dos Povos de 19813 estabelece no art. 16 que
toda pessoa tem direito ao gozo do melhor estado de saude fisica e mental que for capaz de
atingir, sendo responsabilidade dos Estados adotar medidas necessarias para proteger a saude
das suas populacdes e para assegurar-lhes assisténcia médica em caso de doenca.

A Convencdo Americana de Direitos Humanos de 1969 estatui no art. 4 que toda pessoa
tem o direito de que se respeite sua vida, bem como, no art. 5°, consagra o direito a integridade
pessoal, que congrega a integridade fisica, psiquica e moral®2. Ja o Protocolo de San Salvador?
preconiza no art. 10 que os Estados se comprometem a reconhecer a saide como bem publico,
adotando-se, dentre outras medidas, a prevencdo e o tratamento das doencas endémicas,

profissionais e de outra natureza.

28 BRASIL. Decreto n. 591, de 6 de julho de 1992. Atos Internacionais. Pacto Internacional sobre Direitos
Econdmicos, Sociais e Culturais. Brasilia, DF: Presidéncia da Republica, 1992. Diario Oficial da Unido: se¢do 1,
p. 8713, 7 jul. 1992. Disponivel em: www.planalto.gov.br/ccivil_03/decreto/1990-1994/d0591.htm. Acesso em:
10 fev. 2020.

2 ONU. Observacion general n° 14 (2000). El derecho al disfrute del mas alto nivel posible de salud. 11 ago.
2000. Disponivel em:
https://www.acnur.org/fileadmin/Documentos/BDL/2001/1451.pdf?file=fileadmin/Documentos/BDL/2001/1451
. Acesso em: 10 fev. 2020.

% CARTA SOCIAL EUROPEIA (1961). Estrasburgo, 3 de maio de 1961. Disponivel em:
https://rm.coe.int/ CoOERMPublicCommonSearchServices/DisplayDCTMContent?documentld=090000168047e1
7. Acesso em: 10 fev. 2020.

31 COMISSAO AFRICANA DOS DIREITOS HUMANOS E DOS POVOS. Carta Africana de Direitos
Humanos e dos Povos de 1981. Disponivel em: https://www.achpr.org/pr_legalinstruments/detail?id=49. Acesso
em: 10 fev. 2020.

%2 COMISSAO INTERAMERICANA DE DIREITOS HUMANOS. Convengdo Americana sobre Direitos
Humanos de 1969. Assinada na Conferéncia Especializada Interamericana sobre Direitos Humanos, San José,
Costa Rica, em 22 de novembro de 1969. Disponivel em:
https://www.cidh.oas.org/basicos/portugues/c.convencao_americana.htm. Acesso em: 10 fev. 2020.

33 COMISSAO INTERAMERICANA DE DIREITOS HUMANOS. Protocolo Adicional & Convengéo
Americana sobre Direitos Humanos em matéria de Direitos Econémicos, Sociais e Culturais, “Protocolo De
San Salvador”. Disponivel em: www.cidh.org/basicos/portugues/e.protocolo_de_san_salvador.htm. Acesso em:
10 fev. 2020.


https://www.acnur.org/fileadmin/Documentos/BDL/2001/1451.pdf?file=fileadmin/Documentos/BDL/2001/1451
https://www.acnur.org/fileadmin/Documentos/BDL/2001/1451.pdf?file=fileadmin/Documentos/BDL/2001/1451
https://rm.coe.int/CoERMPublicCommonSearchServices/DisplayDCTMContent?documentId=090000168047e17
https://rm.coe.int/CoERMPublicCommonSearchServices/DisplayDCTMContent?documentId=090000168047e17
https://www.achpr.org/pr_legalinstruments/detail?id=49
https://www.cidh.oas.org/basicos/portugues/c.convencao_americana.htm

19

Além disso, o sistema global de protecdo dos direitos humanos conta com declaragdes
especificas de protecdo da salide humana. A Declaracdo de Alma-Ata de 1979, voltada aos
cuidados primarios de satde®, reafirmou de modo enfatico que a sadide constitui direito humano
fundamental, e que a consecucdo do mais alto nivel possivel de saide é a mais importante meta
social mundial, cuja realizacdo pressupde, além do setor da saude, a acdo de setores sociais e
econdmicos.

Naquele periodo, havia 0 consenso de que a promocao e a protecdo da satde dos povos
eram essenciais para o continuo desenvolvimento econdmico e social, sendo condicdo Unica
para a melhoria da qualidade de vida dos homens e para o alcance da paz mundial®®. Esse
entendimento foi reiterado em termos globais 40 anos ap6s a Declaracdo de Alma-Ata,
mediante a celebracdo da Declaracdo de Astana sobre Atencdo Priméria a Saude, firmada em
outubro de 2018%",

De acordo com a norma, a cobertura universal de salde significa que todas as pessoas,
inclusive, as marginalizadas ou vulneraveis, devem ter acesso a servicos de salde qualificados
e centrados nas suas necessidades, sem dificuldade financeira, de modo a assegurar uma saude
publica e uma atencdo primaria fortes ao longo de toda a vida das pessoas, como nucleo basilar
da prestacdo integrada de servigos. O fundamento para a renovacdo do compromisso esta no
fato de mesmo com os grandes avangos nos resultados de salde global nas Gltimas quatro
décadas, ainda hd muitos desafios em andamento, motivo pelo qual uma abordagem de atengéo
priméria a satde (APS) é a maneira mais eficaz de resolver de maneira sustentavel os desafios

atuais da saude e dos sistemas de satde®.

3 DECLARAGCAO DE ALMA-ATA. Conferéncia Internacional sobre Cuidados Primarios de Satde, Alma-
Ata, URSS, 6-12 de setembro de 1978. Disponivel em: https://www.ghc.com.br/files/Declaracaode AlmaAta.pdf.
Acesso em: 10 fev. 2020.

3 Os cuidados primarios de satide preconizados pela Declaragdo de Alma-Ata incluem educagdo, no tocante a
problemas prevalecentes de salde e aos métodos para sua prevencdo e controle, promogdo da distribuigdo de
alimentos e da nutri¢do apropriada, previsdo adequada de 4gua de boa qualidade e saneamento basico, cuidados
de satide materno-infantil, inclusive planejamento familiar, imunizagdo contra as principais doencas infecciosas,
prevencdo e controle de doengas localmente endémicas, tratamento apropriado de doengas e lesdes comuns
e fornecimento de medicamentos essenciais, conforme previsto no item XI1.3 da norma. Disponivel em:
https://www.ghc.com.br/files/DeclaracaodeAlmaAta.pdf. Acesso em: 10 fev. 2020.

36 MENDES, Isabel Amélia Costa. Desenvolvimento e salide: a declaragio de Alma-Ata e movimentos posteriores.
Revista Latino-Americana de Enfermagem, v. 12, n. 3, maio/jun., 2004. Disponivel em:
https://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=50104-11692004000300001. Acesso em: 14 fev. 2020.
37 ORGANIZACAO PAN-AMERICANA DA SAUDE. Declaragio de Astana sobre Atencdo Primaria a
Saude: de Alma-Ata rumo a cobertura universal de salde e os Objetivos de Desenvolvimento Sustentavel.
Cazaquistéo, 2018. Disponivel em:
https://www.paho.org/bra/index.php?option=com_content&view=article&id=5711:declaracao-de-astana-sobre-
atencao-primaria-a-saude-de-alma-ata-rumo-a-cobertura-universal-de-saude-e-o0s-objetivos-de-desenvolvimento-
sustentavel &Itemid=0. Acesso em: 14 fev. 2020.

38 WHO. Declarativo on Primary Health Care. Why a new declaration? Astana, February, 2018. Disponivel em:
https://www.who.int/primary-health/conference-phc/declaration. Acesso em: 14 fev. 2020.
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Alias, satde publica e sustentabilidade séo indissociaveis. Em 2015, a ONU estabeleceu
por meio da Agenda 2030 dezessete objetivos do desenvolvimento sustentavel (ODS). O ODS
3 tem por meta atingir a cobertura universal de salde, o que abrange a protecdo do risco
financeiro e 0 acesso a medicamentos e vacinas essenciais seguros, eficazes, de qualidade e a
precos acessiveis para todos até 2030,

A salde assume no plano normativo um carater de universalidade, com acesso igual
para todos. Como reflexo, veda-se aos Estados a adocdo de préaticas discriminatorias no
segmento da atencdo a salde. Esse reconhecimento também é feito pela jurisprudéncia
internacional. Para a CIDH, os direitos a vida e a integridade pessoal estdo direta e
imediatamente ligados aos cuidados de salde“’, de modo que a falta de atengdo médica
adequada pode levar a uma violacao ao disposto no art. 5° da Convencao Americana de Direitos
Humanos*. Desse modo, incumbe aos Estados regulamentar e fiscalizar toda a assisténcia de
salde prestada as pessoas sob sua jurisdi¢gdo, independentemente de ser a entidade que presta
esses servicos de carater plblico ou privado®2.

Além disso, considera-se que héa relacdo de interdependéncia entre direitos civis e
politicos e direitos econdémicos, sociais e culturais, visto que todos eles devem ser entendidos
como direitos humanos, sem nenhuma hierarquia e exigiveis em todos 0s casos perante as
autoridades competente*®. Assim, a responsabilidade internacional dos Estados, no &mbito da
Convencdo Americana, surge quando da violacdo das obrigacOes gerais, de natureza erga
omnes, de respeitar e garantir o respeito as normas de protecdo e a eficacia dos direitos
consagrados em todas as circunstancias e com respeito a todas as pessoas sob sua jurisdigio**,

A CEDH adota entendimento similar*®. No contexto da assisténcia médica, exige-se que

os Estados adotem normas que obriguem os hospitais, privados ou publicos, a tomarem medidas

39 ONU. Obijetivo 3: Assegurar uma vida saudavel e promover o bem-estar para todas e todos, em todas as idades.
Meta 3.8. Traduzido pelo Centro de Informagdo das Nagbes Unidas para o Brasil (UNIC Rio). 13 out. 2015.
Disponivel em: https://nacoesunidas.org/pos2015/0ds3/. Acesso em: 2 dez. 2019.

40 CIDH. Caso Alban Cornejo y otros vs. Ecuador. Sentencia de 22 de noviembre de 2007 (8117). Disponivel
em: https://www.corteidh.or.cr/docs/casos/articulos/seriec_171_esp.pdf. Acesso em: 11 fev. 2020.

4 CIDH. Caso Tibi vs. Ecuador. Sentencia de 7 de septiembre de 2004 (8157). Disponivel em:
https://www.corteidh.or.cr/docs/casos/articulos/seriec_114 esp.pdf. Acesso em: 12 fev. 2020.

4 CIDH. Caso Ximenes Lopes vs. Brasil. Sentencia de 4 de julho de 2006 (889). Disponivel em:
https://www.corteidh.or.cr/docs/casos/articulos/seriec_149 por.pdf. Acesso em: 12 fev. 2020.

43 CIDH. Caso Azevedo Blenda y otros vs. Peru. Sentencia de 1 de julio de 2009 (§101). Disponivel em:
https://www.corteidh.or.cr/docs/casos/articulos/seriec_198 esp.pdf. Acesso em: 12 fev. 2020.

4 CIDH. Caso Baldeén Garcia vs. Per(. Sentencia de 6 de abril de 2006 (880). Disponivel em:
www.corteidh.or.cr/docs/casos/articulos/seriec_147_espl.pdf. Acesso em: 13 fev. 2020.

45 No sistema europeu, os posicionamentos sobre o direito a satide estdo consolidados no Health-related issues in
the case-law of the European Court of Human Rights. O relatorio é organizado pelo prépria Corte. O documento
completo pode ser consultado em https://www.echr.coe.int/Documents/Research_report_health.pdf.


https://www.corteidh.or.cr/docs/casos/articulos/seriec_171_esp.pdf
https://www.corteidh.or.cr/docs/casos/articulos/seriec_114_esp.pdf
https://www.corteidh.or.cr/docs/casos/articulos/seriec_149_por.pdf
https://www.corteidh.or.cr/docs/casos/articulos/seriec_198_esp.pdf
http://www.corteidh.or.cr/docs/casos/articulos/seriec_147_esp1.pdf
https://www.echr.coe.int/Documents/Research_report_health.pdf
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apropriadas para a protecdo da vida dos pacientes“®. Assenta ainda que é exigivel o
estabelecimento de um sistema judicial independente e eficaz, para que a causa da morte de
pacientes, seja no setor publico ou no setor privado, possa ser determinada e aja a
responsabilizacdo dos envolvidos*’.

Sob o prisma da Comissao Africana de Direitos Humanos ha precedentes no sentido de
reconhecer que os Estados devem adotar as medidas necessarias para proteger a satde de seu
povo. Entende-se que a falha no fornecimento de servigos basicos, como agua potavel,
eletricidade e a escassez de medicamentos, constituem uma violacdo do art. 16 da Carta
Africana*, voltado a protecéo da salide e da assisténcia em caso de doenga®®.

O direito a saude é reconhecido como direito humano tanto no plano normativo quanto
na jurisprudéncia internacional. Dessa maneira, questiona-se: se o direito humano a satde
possui protecdo universal, em que medida essa universalidade tem sido estendida a pacientes
com condicBes especificas de vulnerabilidade, como os pacientes com doengas raras?

J& existe pronunciamento por parte de organismos internacionais no sentido de
reconhecer a especificidade desse grupo de pacientes. De acordo com Tedros Adhanom
Ghebreyesus, diretor geral da OMS, a visdo dos Objetivos de Desenvolvimento Sustentavel é a
de mundo no qual ninguém fica para tras, incluindo pessoas que sofrem de doencas raras. O
fato de uma enfermidade afetar um pequeno nimero de pessoas ndo a torna irrelevante ou
menos importante que as doengas que afetam milhdes™.

Em 23 de setembro de 2019, foi firmada a Declaracdo Politica de Alto Nivel das Nagdes
Unidas sobre Cobertura Universal de Satde. Por meio da normativa, todos os Estados-membros

da ONU®! assumem o compromisso de avancar em direcdo a cobertura universal, o que inclui

% ECHR. Case of Calvelli and Ciglio v. Italy. Application n. 32967/96. Judgment. 17 January 2002 (§49).
Disponivel em: http://hudoc.echr.coe.int/eng?i=001-60329. Acesso em: 12 maio 2020.

47 ECHR. Case of VO v. France. Application n. 53924/00. Judgment. 8 July 2004. (§89). Disponivel em:
http://hudoc.echr.coe.int/eng?i=001-61887. Acesso em: 10 maio 2020.

4 AFRICAN COMMISSION ON HUMAN AND PEOPLES' RIGHTS. Free Legal Assistance Group and
Others vs. Zaire. Communications 25/89, 47/90, 56/91, 100/93. Taken at the 18th Ordinary Session, Praia, Cape
Verde, October 1995. (847). Disponivel em: https://www.achpr.org/sessions/descions?id=81. Acesso em: 10 maio
2020.

4 Sobre a garantia do direito a salde, a Comissdo Africana também se manifestou nos casos Republica
Democrética do Congo v. Burundi, Ruanda e Uganda, de 2003 (881); Sudan Human Rights Organization e Outro
v. Suddo, de 2009 (8212) e Social Economic Rights Action Centre e Outro v. Nigéria, de 2001 (8§8852-53).
AFRICAN COMMISSION ON HUMAN AND PEOPLES' RIGHTS. Disponivel em: https://www.achpr.org/.
Acesso em: 10 maio 2020.

% WHO. Statement for Rare Disease Day. 28 February 2018. Disponivel em:
https://www.who.int/mediacentre/news/statements/2018/rare-disease-day/en/. Acesso em: 12 jan. 2020.

51 Atualmente, 193 Estados-membros integram as Nagdes Unidas. ONU. Que paises sdo atualmente membros
das Nagbes Unidas? Centro Regional de Informacéo para a Europa Ocidental. UNRIC, [2020]. Disponivel em:
https://unric.org/pt/que-paises-sao-atualmente-membros-das-nacoes-unidas/. Acesso em: 30 out. 2020.
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mecanismos para evitar dificuldades financeiras causadas por problemas de salde, intervencgdes
de alto impacto para combater doengas e maior esforco para proteger a salde de mulheres e
criancas.

De igual modo, a declaracéo inclui o compromisso dos Estados em fortalecer os esforcos
para abordar as condi¢des de salde de doencas raras e doengas tropicais negligenciadas, como
parte da cobertura universal de saide®2. Em termos historicos, € a primeira vez que as doencas
raras sdo incluidas em uma declaragio do sistema onusiano®3. Embora a mesma tenha natureza
juridica de norma soft law e, por isso, de carater politico, e ndo seja uma norma jus cogens **, a
sua existéncia sinaliza a preocupacéo a nivel internacional em torno da busca por solugdes no
segmento das doengas raras. Os avancgos serdo analisados pela Assembleia Geral da ONU em
2023,

Nesse viés, atingir a cobertura universal de sadde significa que todos os individuos e
comunidades devem usufruir dos servicos de salde dos quais necessitam, sem ficarem expostos
a dificuldades financeiras. Essa meta congrega a gama de servigos essenciais e de qualidade,
desde a promog&o da salide até & prevencdo, tratamento, reabilitacio e cuidados paliativos®. A
mencionada cobertura permite a todas as pessoas terem acesso aos servi¢os que tratam das
causas de doenca e morte mais significativas, garantindo-se que a qualidade desses servicos
seja suficiente para melhorar a satide das pessoas que 0s recebem®’.

Os desafios em torno dessas enfermidades ndo estdo adstritos ao campo da saude. O

problema possui evidentes contornos juridicos, o que é comprovado pela existéncia de

52 UNITED NATIONS. Political declaration of the high-level meeting on universal health coverage. General
Assembly. Seventy-fourth Session. 23 September 2019. (§34). Disponivel em: https://undocs.org/en/A/74/L.4.
Acesso em: 19 dez. 2019.

5 EURORDIS. Vitdria! As doencas raras foram incluidas na declaracdo da ONU sobre a CUCS. 11 dez.
2019. Disponivel em: https://www.eurordis.org/pt-pt/news/vitoria-doencas-raras-foram-incluidas-na-declaracao-
da-onu-sobre-cucs. Acesso em: 20 dez. 2019.

5% As normas jus cogens constituem o conjunto de normas que se imp&em objetivamente aos Estados, com carater
cogente, imperativo. Ver REZEK, Francisco. Direito Internacional Publico: curso elementar. 15. ed. Sdo Paulo:
Saraiva, 2014.

55 ONU. Lideres mundiais adotam Declaragao Politica de Alto Nivel sobre cobertura universal de satde. 23
set. 2019. Disponivel em: https://nacoesunidas.org/lideres-mundiais-adotam-declaracao-politica-de-alto-nivel-
sobre-cobertura-universal-de-saude/. Acesso em: 12 mar. 2020.

% WHO. Universal health coverage. 24 January 2019. Disponivel em: https://www.who.int/world-health-
day/pt/world-health-day-2019/fact-sheets/details/universal-health-coverage-(uhc). Acesso em: 12 jan. 2020.

5" Para a OMS, a cobertura universal de salide ndo significa cobertura gratuita de todas as possiveis intervencdes
clinicas, independentemente dos custos, uma vez que nenhum pais pode fornecer todos 0s servigos gratuitamente
numa base sustentdvel. WHO. Universal health coverage. 24 January 2019. Disponivel em:
https://www.who.int/world-health-day/pt/world-health-day-2019/fact-sheets/details/universal-health-coverage-
(uhc). Acesso em: 12 jan. 2020.
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precedentes de cortes internacionais de direitos humanos envolvendo pacientes com doencas

raras®®.

1.1.1 Casos de pacientes com doencas raras na perspectiva das Cortes Internacionais de Direitos

Humanos

No caso Belenko v. Russia, a Corte Europeia apreciou a situacdo fatica envolvendo
Oksana Belenko, paciente acometida de esquizofrenia sem expressédo febril de natureza
perniciosa®. A enfermidade é potencialmente fatal, e apresenta varios sintomas, como febre
alta, catalepsia (ficar preso em posturas rigidas por horas), delirios, siléncio e atividade motora
excessiva (movimento constante), sendo que a paciente passava horas em sua cama em uma
posicao fetal, com as maos e as pernas dobradas e pressionadas contra o corpo®.

Em 2003, Belenko foi internada em diversas clinicas psiquiatricas na Russia para o
tratamento da doenca. Os parentes relatam que ndo havia tratamento medico adequado,
chegando a pensar que ela estava sendo negligenciada e até maltratada nos varios hospitais,
comecando a suspeitar que ela poderia ter sido abusada sexualmente. Belenko desenvolveu
Ulceras na regido genital durante o tratamento, sendo acometida, também, por pneumonia. A
paciente morreu em 7 de dezembro de 2003, e a causa, segundo os profissionais que realizaram
0 post mortem, foi resultado de um edema cerebral, relacionado a sua condicdo psiquiatrica e
agravado pela pneumonia. Os médicos descobriram ainda que seu quadril esquerdo estava
deslocado e que ela tinha feridas necrdticas na regido da virilha e nas pernas®’.

No julgado, a Corte assentou que o direito a vida estabelece uma obrigacéo positiva para

que os Estados tomem as medidas apropriadas para salvaguardar a vida das pessoas sujeitas a

% Nas Cortes Interamericana e Africana de Direitos Humanos ndo foram identificados casos especificos de
pacientes com doencas raras. Ja na Corte Europeia foram identificados trés casos: Belenko v. Russia (2014), Gard
and Others v. The United Kingdom (2017) e Nitecki v. Poland (2002). Os dois primeiros serdo abordados a seguir.
Jé o Gltimo seré abordado na secdo 1.2.2, por se referir, de modo direito, ao fornecimento de medicamento 6rfao
em sua interface com a protecéo da vida.

59 A esquizofrenia perniciosa é uma doenca neuroldgica rara caracterizada por um inicio precoce de psicose que
afeta o desenvolvimento e o funcionamento cognitivo. As manifestag@es clinicas incluem distarbios do autismo,
déficits de atengdo, atrasos no desenvolvimento neurolégico e anormalidades comportamentais. Apos o inicio dos
sintomas psicoticos, pode ocorrer transtorno obsessivo-compulsivo, transtorno depressivo, transtorno do déficit de
atencdo com hiperatividade, distdrbios da linguagem expressiva e receptiva e déficits no processamento auditivo.
A prevaléncia da doenca é desconhecida. EARLY-ONSET SCHIZOPHRENIA. Orphanet. [S.1]. Disponivel em:
https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Disease_Search.php?Ing=EN&data_id=12850. Acesso em: 29 abr. 2020.
80 ECHR. Case of Belenko v. Russia. Application n. 25435/06. Judgment. 18 December 2014. (§814). Disponivel
em: http://hudoc.echr.coe.int/fre?i=001-148639. Acesso em: 29 abr. 2020.

61 ECHR. Case of Belenko v. Russia. Application n. 25435/06. Judgment. 18 December 2014. (8821-27).
Disponivel em: https://hudoc.echr.coe.int/fre?i=001-148639. Acesso em: 29 abr. 2020.
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sua jurisdicdo, as quais se aplicam a esfera da saude publica. Dessa forma, faz-se necesséria a
ado¢do de normas que obriguem os hospitais, publicos ou privados, a tomarem as medidas
apropriadas para a protecdo da vida de seus pacientes®?.

No caso Gard and Others v. The United Kingdom, a CEDH julgou uma situacéo fatica
envolvendo um paciente de onze meses acometido de sindrome de deplecdo de DNA
mitocondrial . Em Gard, a doenca ocasionou insuficiéncia respiratoria progressiva, a
impossibilidade de mexer os bracos e as pernas, abrir os olhos de forma consistente, surdez
congénita, um grave distarbio de epilepsia e um quadro de encefalopatia, situacdo na qual ndo
ha sinais de atividades cerebrais normais, como resposta, interagio ou choro®.

O caso ganhou repercusséo internacional. O Papa Francisco e o entdo Presidente dos
Estados Unidos, Donald Trump, se ofereceram para custear o tratamento experimental. Os pais
da crianga, inclusive, chegaram a arrecadar 1,3 milhdo de libras (R$ 5,5 milhdes) em um site
de financiamento coletivo para arcar com os custos do tratamento nos Estados Unidos®. Diante
da inexisténcia de terapia com eficdcia comprovada para a doenca, a CEDH decidiu,
confirmando as decisfes dos tribunais britanicos, que pelas evidéncias de especialistas, era
provavel que o paciente estivesse sendo exposto a dores e angustias continuos, e a submisséo a
medida clinica experimental, sem perspectivas de sucesso, ndo traria beneficios e prolongaria
seu sofrimento®. Em 28 de julho de 2017, os aparelhos que mantinham a crianga com vida
foram desligados®’.

No contexto latino-americano também ha precedentes envolvendo pacientes com
doencas raras. Em 29 de setembro de 2019, a Comissao Interamericana de Direitos Humanos

emitiu a Resolucéo 48/2019, na qual concede medidas cautelares®® em favor de um adolescente

62 ECHR. Case of Belenko v. Russia. Application n. 25435/06. Judgment. Strasbourg, 18 December 2014. (§869-
70). Disponivel em: https://hudoc.echr.coe.int/fre?i=001-148639. Acesso em: 29 abr. 2020.

83 A sindrome de deplecdo de DNA mitocondrial € uma doenca imune rara de distdrbios celulares caracterizados
por uma redu¢do do nimero de copias do DNA mitocondrial nos tecidos afetados. A enfermidade pode afetar um
orgdo especifico ou uma combinacdo de 6rgdos. Dentre os sintomas, ocasiona disfuncdo no figado, atraso
psicomotor e fraqueza muscular. A prevaléncia da doenca é desconhecida. MITOCHONDRIAL DNA
DEPLETION SYNDROME. Orphanet. [S.I]. Disponivel em: https://www.orpha.net/consor/cgi-
bin/Disease_Search.php?Ing=EN&data_id=10388. Acesso em: 21 abr. 2020.

6 ECHR. Gard and Others v. The United Kingdom. Application n. 39793/17. 27 June 2017. (84). Disponivel
em: http://hudoc.echr.coe.int/fre?i=001-175359. Acesso em: 20 abr. 2020.

8 CASO CHARLIE GARD: A POLEMICA SOBRE BEBE BRITANICO EM ESTADO TERMINAL QUE
ENVOLVEU TRUMP E O PAPA. BBC News. 5 jul. 2017. Disponivel em:
https://www.bbc.com/portuguese/internacional-40508731. Acesso em: 20 abr. 2020.

8 ECHR. Gard and Others v. The United Kingdom. Decision Application n. 39793/17. Judgment. 27 June
2017. (88119-120). Disponivel em: http://hudoc.echr.coe.int/fre?i=001-175359. Acesso em: 20 abr. 2020.

87 CHARLIE GARD PARENTS ANNOUNCE DEATH OF 'BEAUTIFUL BOY'. BBC News. 28 July 2017.
Disponivel em: https://www.bbc.com/news/uk-england-london-40752120. Acesso em: 20 abr. 2020.

8 De acordo com o art. 25 do Regulamento da Comissdo Interamericana de Direitos Humanos, as medidas
cautelares podem ser solicitadas a um Estado, por iniciativa propria ou pedido de parte, diante de situagdes de
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colombiano diagnosticado com epidermdlise bolhosa®. A Comissdo considerou que o paciente
enfrentou varios obstaculos durante o tratamento médico, cujas consultas com especialistas ndo
eram regulares e, em alguns casos, foram recusadas pelas autoridades competentes, mesmo com
prolacdo de sentenca a ele favoravel. Diante disso, solicitou ao Estado da Colémbia a adogéo
de medidas necessarias para proteger os direitos a vida, a integridade pessoal e a saude do
adolescente, garantindo-lhe acesso a tratamento adequado °, conforme assinalado pelos
médicos e sob os pardmetros internacionais aplicaveis’®.

Os casos na jurisprudéncia internacional envolvendo pacientes com doencas raras
demonstram que a problemaética €, de fato, afeta ao Direito Internacional dos Direitos Humanos.
Em contrapartida, a falta de precedentes nas Cortes Interamericana e Africana sinaliza a
existéncia de desafios concretos na propria democratizacdo dos tribunais internacionais no
segmento das doencas raras, 0 que pode ser justificado, até mesmo, pela especificidade da
matéria. Nessa toada, a protecdo dos pacientes possui contornos juridicos, em especial, na
vertente dos Direitos Humanos dos Pacientes.

1.1.2 A protecdo juridica dos pacientes com fundamento nos Direitos Humanos dos Pacientes

Os Direitos Humanos dos Pacientes constituem um ramo do Direito Internacional dos
Direitos Humanos, que abrangem convencdes, pactos, declaragdes internacionais em matéria
de direitos humanos e a jurisprudéncia internacional consolidada pelos &rgdos de

monitoramento de direitos humanos da ONU, do Sistema Europeu de Protecdo dos Direitos

gravidade e urgéncia que apresentem risco de dano irrepardvel as pessoas ou ao objeto de peticao ou caso pendente
no Sistema Interamericano. OEA. Regulamento da Comissdo Interamericana de Direitos Humanos. 1 ago.
2013. Disponivel em: https://www.oas.org/pt/cidh/mandato/Basicos/RegulamentoCIDH2013.pdf. Acesso em: 10
mar. 2020.

59 A epidermdlise bolhosa é uma doenca genética e hereditaria rara, incuravel, que provoca a formagéo de bolhas
na pele por conta de minimos atritos ou traumas. O inicio é geralmente no nascimento ou logo apés, embora as
bolhas possam ndo se desenvolver até ao final da infancia. BULLOUS EPIDERMOLYSIS. Orphanet. [S.I].
Disponivel em: https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/OC_Exp.php?Lng=GB&Expert=304. Acesso em: 10 mar.
2020.

0 OEA. A CIDH concede medidas cautelares de protecdo em favor de adolescente com enfermidade
incuravel na Colémbia. 1 out. 2019. Disponivel em: https://www.oas.org/pt/cidh/prensa/notas/2019/243.asp.
Acesso em: 10 mar. 2020.

"L Em situagdo semelhante, a Comissdo Interamericana solicitou a Venezuela a adogdo de medidas necessarias
para garantir a vida, a integridade pessoal e a salide dos pacientes na area de Nefrologia do Hospital José Manuel
de los Rios, em Caracas. Considerou que as autoridades publicas devem fornecer tratamento médico que leve em
consideracio o acesso a medicamentos e a satisfagio das necessidades nutricionais dos pacientes. COMISION
INTERAMERICANA DE DERECHOS HUMANOS. Resolucion 8/2018. Medida cautelar n. 1039-17 (822).
Nifios y nifias pacientes del area de Nefrologia del Hospital José Manuel de los Rios respecto de Venezuela. 21
febrero 2018. Disponivel em: https://www.oas.org/es/cidh/decisiones/pdf/2018/8-18MC1039-17-VE.pdf. Acesso
em: 15 mar. 2020.
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Humanos e do Sistema Africano de Protecdo dos Direitos Humanos’?. Trata-se de um ramo
juridico que possui embasamento internacional, pois deriva de documentos internacionais’.

Nos ultimos 50 anos, os direitos especificos de pacientes foram codificados em
instrumentos regionais, o que inclui, no contexto europeu, a Convencao Europeia de Direitos
Humanos e Biomedicina, a Declaracdo da OMS sobre Promogéo dos Direitos dos Pacientes na
Europa e a Carta Europeia dos Direitos dos Pacientes’®. Dentre os paises membros da Unido
Europeia, Reino Unido”, Hungria, Holanda, Bélgica, Espanha, Estonia, Lituania, Holanda,
Eslovaquia, Finlandia e Dinamarca possuem legislacdo especifica sobre os direitos dos
pacientes’®. No mesmo sentido, a Franga conta desde 2002 com norma voltada a protecéo das
pessoas sujeitas aos cuidados em salde, reconhecendo-se o direito ao tratamento digno e a
vedacéo de praticas discriminatdrias no acesso a prevencéo ou assisténcia médica’’.

Na América Latina, a Argentina’®, Chile’ e Equador®® contam com normas de protecio
dos pacientes, com a consagracao do direito a assisténcia médica, garantia de tratamento digno
e respeitoso e acesso a informacdo. Na Oceania, a Australia dispde de legislacdo sobre direitos
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No continente africano, a Africa do Sul possui a Carta dos Direitos dos Pacientes de
2008, fundada no referencial dos direitos humanos®2. Uganda conta com a Carta dos Pacientes,
adotada em 2009 pelo Ministério da Saude®. Em 2013, o Quénia adotou a Carta Nacional dos
Direitos dos Pacientes, consagrando os direitos de acesso aos cuidados de saude, informacao,
confidencialidade, tratamento com respeito e dignidade e direito a segunda opinido médica®*.
De modo similar, o Estado de Israel conta desde 1996 com legislagdo nesse segmento®®. A
titularidade de direitos aos pacientes é reconhecida em diversos paises de distintos continentes,
0 que demonstra a ampla concep¢do em diversas culturas sobre a vulnerabilidade das pessoas
sujeitas aos cuidados em saude.

Em 11 de margo de 2020, o surto ocasionado pela SARS-CoV-2, a COVID-19, foi
caracterizado pela OMS como uma pandemia®, ou seja, uma nova enfermidade com
propagacdo mundial®’. A atual crise sanitaria coloca em evidéncia a importancia da protecio
juridica dos pacientes. Isso se justifica pelas mortes dos pacientes e dos profissionais de satde
infectados, bem como pela necessidade de solugdes para os problemas decorrentes da
pandemia, a exemplo da busca por novos medicamentos e vacinas % . Na perspectiva
internacional, o acesso a medicamentos voltados as doencas raras conta com tratamento

desigual entre os paises.

1.2 O ACESSO A MEDICAMENTOS ORFAOS COMO DIREITO HUMANO NO
CONTEXTO DAS DESIGUALDADES DE PROTECAO JURIDICA ENTRE NORTE-SUL
GLOBAL
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As doengas raras e a consequente necessidade de medicamentos constituem um campo
de investigacdo que se encontra em intima sintonia com a protecdo dos direitos humanos. No
Direito Internacional, cada ramo possui uma ldgica prépria de funcionamento, a qual, nos
direitos humanos, tem na preservagdo da vida o elemento mais importante®®.

O alto custo de medicamentos Orfaos tem sido um dos principais obstaculos enfrentados
pelos pacientes com enfermidades raras, 0 que pde em xeque a preservacdo da vida e a
integridade fisica e psiquica dos pacientes. Para a OMS, os custos atuais de medicamentos se
transformaram em um desafio global de direitos humanos, tanto que as autoridades de saude
em paises de alta renda estdo racionando, cada vez mais, remédios para cancer, hepatite C e
doencas raras. O problema se estende a remédios com patentes ja expiradas, como a insulina
para diabetes®.

Muitos dos medicamentos mais caros do mundo séo usados para tratar doencas raras.
Um exemplo ¢é o Eculizumab® para a hemoglobindria paroxistica noturna (HPN)%, com um
custo anual estimado de US$ 458.000 nos Estados Unidos®. Além disso, o estigma, a
discriminacdo e a exclusdo social ainda sdo uma realidade para muitos pacientes que vivem
com uma doenca rara, em parte pela falta de conscientizacdo e compreensédo de condicdes raras
no Ambito escolar, laboral, nos servicos gerais de salide e na sociedade como um todo®,

Os desafios em torno das enfermidades raras possuem extensdo global®*. Na Uni&o
Europeia afetam cerca de 30 milhdes de pessoas, muitas das quais sdo criangas com problemas

cronicos de satde e com risco de vida®. No Reino Unido, cerca de 1 em cada 17 pessoas -
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2020.
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aproximadamente 3,5 milhdes - tem uma doenca rara, as quais, quando acometem criangas e
adolescentes, causam impactos duradouros na sadde fisica e mental®®.

Na China e na india, dois paises mais populosos do mundo, no ha uma definicéo oficial
para 0 que constitui uma doenca rara, e as politicas governamentais no setor sdo escassas.
Apesar disso, em 2018, a China publicou sua primeira lista de 121 doengas raras, que afetam,
em seu territorio, cerca de 16 milhdes de pessoas °’. No contexto chinés, o foco do sistema de
salde € o diagnostico e tratamento de doencas com grande nimero de pacientes, de modo que
pessoas com doengas raras tém poucas opcdes de tratamento e diagndsticos®.

Os esforgos em torno de doengas que acometem um grupo especifico de pacientes
constituem uma necessidade para o desenvolvimento de sistemas de salde inclusivos. Nessa
toada, a prevencdo e o tratamento de enfermidades raras representam, inclusive, um desafio
atual para a Medicina, em virtude da dificuldade no diagnostico, a falta de métodos terapéuticos
suficientes e seu impacto significativo nos individuos, nas familias e na sociedade®.

Os Estados Unidos, por meio da instituicdo da Lei de Medicamentos Orfaos de 1983, se
consagrou o pais pioneiro a adotar uma legislacdo especifica para o desenvolvimento e
comercializacdo de medicamentos 6rf40s'®. A norma estadunidense prevé a concessdo de
status especial a um medicamento para tratar uma doenca ou condicao rara mediante solicitagdo
de um patrocinador. A designacao orfa qualifica a empresa farmacéutica para varios incentivos
de desenvolvimento, como créditos tributarios para testes clinicos qualificados®.

Dentre os beneficios atuais, ha crédito fiscal de 50% sobre o custo dos ensaios clinicos

realizados com pacientes com doengas raras e um periodo de exclusividade de sete anos da
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empresa farmacéutica com o marketing do medicamento 1%, Antes da lei, apenas 38
medicamentos tinham sido aprovados nos Estados Unidos para tratar doencas raras, e, em
particular, a exclusividade de mercado foi identificada como a responsavel por incentivar as
empresas a desenvolvé-los, cujo regime é semelhante no Japdo, Australia e Unido Europeia'®,

No Jap&o, em 1 de outubro de 1993, o pais revisou a lei de controle de medicamentos,
introduzindo disposi¢des especiais relativas a pesquisa e desenvolvimento de drogas 6rfés. De
acordo com as disposi¢des japonesas, o status de medicamento 6rféo pode ser concedido, desde
que a doenca para a qual o uso do medicamento é indicado seja incuravel e ndo haja tratamento
alternativo possivel, de modo que a eficacia e a seguranca esperada devem ter 0 mesmo padréo
se comparado a outros medicamentos disponiveis'®.

Na Austrélia, a politica de medicamentos 6rfaos foi criada em 1997, com o objetivo de
garantir a disponibilidade de uma gama maior de tratamentos para doencas raras, permitindo-
se que a Administracdo Australiana de Produtos Terapéuticos use informac6es do Programa de
Medicamentos Orfios do Food and Drug Administration (FDA) dos Estados Unidos como
parte do seu processo de avaliagao®.

Na Unido Europeia, 0 Conselho Europeu aprovou em dezembro de 1999 o Regulamento
(CE) n° 141/2000 do Parlamento Europeu, de 16 de dezembro de 1999, relativo aos
medicamentos 6rfios'%. Com a regulamentacéo, os legisladores europeus tentaram resolver
algumas questdes controvertidas, como a revogacao da exclusividade de mercado estabelecida
no Regulamento 141/2000, que constitui uma tentativa séria, mas ainda nao testada, de evitar o

foco exclusivo no lucro da comercializagdo de medicamentos 6rfaos*®’.
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No continente asiatico, legislacdes dispondo sobre acesso a medicamentos oOrfaos ja
foram adotadas, além do Japdo, por Taiwan e Coreia do Sul, e 0s incentivos estatais estdo
desempenhando um papel importante no apoio aos fabricantes para o desenvolvimento de
medicamentos 6rf4os'%. Em Taiwan, a Lei sobre Doencas Raras e Medicamentos Orf&os foi
implementada em 2000, cujo foco é o apoio e assisténcia a pacientes com doencas raras que
precisam de tratamento médico, sendo revisados, estabelecidos e anunciados medicamentos
para 81 doencas raras'®®. No periodo de 2003 a 2014, a prevaléncia dessas doengas cresceu de
modo substancial no territorio taiwanés, e os custos com medicamentos representaram quase
90% dos gastos com salide para enfermidades raras'®.

Na Coreia do Sul foi promulgada em 2016 a Lei de Gerenciamento de Doencas Raras
com o escopo de gerenciar de forma abrangente as tarefas e os tratamentos de pacientes!!t. No
periodo de 2007 a 2019, 165 medicamentos receberam a designacdo de orfao no territorio sul
coreano, dos quais 156 foram aprovados para 0 acesso aos pacientes'2,

Nas Filipinas, foi aprovada em 2016 a Lei de Doengas Raras, que abrange o
gerenciamento de enfermidades raras, pesquisa e triagem de recém-nascidos, desenvolvimento
de estudos sobre doencas raras e mecanismos para facilitar a importacdo de medicamentos
6rfaos!*3. Ja Cingapura oferece um sistema de satide desenvolvido, sendo o centro asiatico para

muitas empresas farmacéuticas multinacionais, como a Pfizer''* e a GlaxoSmithKline*®, que
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pfizer/institucional. Acesso em: 20 ago. 2020.

115 A GlaxoSmithKline (GSK) é uma companhia farmacéutica multinacional britanica, com sede em Londres. O
grupo se destaca em inovacdo, com foco no desenvolvimento de novos medicamentos. GLAXOSMITHKLINE.
About us. [S;1], 2020. Disponivel em: https://www.gsk.com/en-gb/about-us/#. Acesso em: 20 ago. 2020.


https://www.irdrjournal.com/article/511
https://www.orpha.net/actor/EuropaNews/2009/doc/Taiwan.pdf
https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC6150502/
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estabeleceram presenca no pais e continuam a expandir suas instalacdes de fabricacdo e
pesquisa nesse segmento**®.

No ambito dos paises latino-americanos e do continente africano, ndo foram
identificadas legislacfes ou regulamentos dispondo sobre o acesso a drogas orféds por meio de
incentivos financeiros estatais as indUstrias farmacéuticas®'’. Isso revela, para além dos
aspectos regulatorios, que os paises do Sul Global tém enfrentado desafios mais acentuados em
torno da garantia da cobertura universal de saide. Em alguns paises da América Latina!*® o
reconhecimento juridico do direito ao tratamento medicamentoso para pacientes com

enfermidades raras ja € uma realidade.

1.2.1 O reconhecimento do direito ao tratamento medicamentoso nos sistemas juridicos da

América Latina

O Estado da Colémbia instituiu em 2010 legislacdo que identificou as doengas raras
como um problema de salde publica e de interesse nacional. O pais estabelece por meio da Ley
1392 a garantia de acesso aos servicos de tratamento e reabilitacio!®. Em 2018, o Ministério
da Saude e Protecdo Social editou resolucdo especifica visando a formacdo de centros de
referéncia de diagndstico e tratamento entre as institui¢des de salde existentes no pais. O intuito
é construir uma rede de rastreamento de doencas raras'?.

A Argentina aprovou em 2011 lei direcionada a promocédo integral da saude dos

pacientes com enfermidades pouco frequentes. O objetivo é promover a melhoria da qualidade

116 SHARMA, Aarti et al. Orphan drug: Development trends and strategies. Journal of Pharmacy & Bioallied
Sciencies, v. 2, n. 4, oct/dez., 2010. Disponivel em: https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC2996062/.
Acesso em: 9 abr. 2020.

117 GAMMIE, Todd; LU, Christine; BABAR, Zaheer Ud-Din. Access to Orphan Drugs: A Comprehensive Review
of Legislations, Regulations and Policies in 35 Countries. PLOS One, v. 10, n. 10, 2015. Disponivel em:
https://dash.harvard.edu/handle/1/23473978. Acesso em: 11 abr. 2020.

118 Da analise do periodo de 2010-2020, apenas Coldmbia, Argentina, Peru, Paraguai, Chile e Brasil promulgaram
normas voltadas as doencas raras. Para fins dessa investiga¢do, a abordagem é limitada aos referidos paises. 1sso
porque, até o momento, sdo 0s Unicos na América Latina que ja contam com instrumentos legais nesse segmento.
Com essa delimitacdo, torna-se possivel constatar o panorama atual da prote¢do juridica integral desse grupo de
pacientes no territorio latino-americano. A abordagem do ordenamento juridico brasileiro ser feita no Capitulo 2.
119 COLOMBIA. Ley 1392 de 2010. Por medio de la cual se reconocen las enfermedades huérfanas como de
especial interés y se adoptan normas tendientes a garantizar la proteccion social por parte del Estado colombiano
a la poblacién que padece de enfermedades huérfanas y sus cuidadores. Diario Oficial: n. 47.758, Bogotd, 2 jul.
2010. Disponivel em: https://www.ins.gov.co/Normatividad/Leyes/LEY %201392%20DE%202010.pdf. Acesso
em: 15 abr. 2020.

120 COLOMBIA. Ministerio de Salud y Proteccion Social. Resolucién n. 651 de 2018. Condiciones de habilitacion
de los centros de referencia para la atencion integral de las enfermedades huérfanas, asi como la conformacion de
la rede y subredes de centros de referencia para su atencion. 1 mar. 2018. Disponivel em:
https://www.minsalud.gov.co/sites/rid/Lists/BibliotecaDigital/RIDE/DE/DIJ/resolucion-651-de2018.pdf. Acesso
em: 15 abr. 2020.
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de vida, com inclusdo de agdes direcionadas a detec¢do precoce, diagndstico, tratamento e
recuperacéo de doengas raras como marco efetivo do direito a satide para todas as pessoas'?.
No mesmo ano, o Peru aprovou legislacdo sobre doengas raras. Declara-se de interesse

nacional a prevencdo, o diagndstico, a atencdo integral da sadde %

e a reabilitacdo de
pacientes!?®. O Paraguai, por sua vez, conta desde 2014 com lei voltada para a atengéo integral
de pessoas com doencas lisossdmicas!?*. A norma consagra o direito ao tratamento digno e
igualitario, a assisténcia médica e sanitaria e a educacéo preventiva a cargo do sistema nacional
de satde e bem-estar social, conforme os protocolos internacionais de tratamento*?°.

O Chile dispde desde 2015 de lei responsavel por instituir regime de garantias de
saide!?®, Com a norma, busca-se fortalecer um sistema de protecéo financeira para diagndsticos
e tratamentos de alto custo'?’. Apesar disso, o foco nas doengas raras ainda é um desafio a ser
enfrentado no territério chileno. Isso porque, além da necessidade de implementacdo de
estratégias regulatérias, o finanaciamento de alto custo no pais inclui a utilizagdo de impostos
gerais na dispensacdo de medicamentos para apenas 14 doengas raras. De tal modo, pacientes
acometidos por outras enfermidades ndo tém acesso garantido a diagnosticos ou tratamentos

especificos'?,

121 ARGENTINA. Ley 26.689. Promuévese el cuidado integral de la salud de las personas con Enfermedades Poco
Frecuentes. Promulgacion 29 de Julio de 2011. Buenos Aires, 29 de junio de 2011. Disponivel em:
https://www.argentina.gob.ar/normativa/nacional/ley-26689-185077/texto. Acesso em: 14 abr. 2020.

122 A atencdo integral da salide, do mesmo modo como previsto no art.196 da Constituicdo Federal de 1988 no
Brasil, é positivado no Capitulo Il, art. 7° da Constituicdo Peruana de 1993. De acordo com as disposi¢Oes
constitucionais peruanas, todos tém o direito a protecdo de sua saude, da familia e da comunidade, bem como o
dever de contribuir para sua promogdo e defesa. PERU. Contituicién Politica del Perd de 1993. Lima, 29 de
Deciembre de 1993. Disponivel em: http://www4.congreso.gob.pe/comisiones/1996/constitucion/cons1993.htm.
Acesso em: 15 abr. 2020.

123 PERU. Ley n°29698. Ley que declara de interés nacional y preferente atencidn el tratamiento de personas que
padecen enfermedades raras o huérfanas. Congresso de La Republica. Normas Legales. Lima, 4 de junio de 2011.
Disponivel em: https://www.minsa.gob.pe/erh/documentos/Ley_29698.pdf. Acesso em: 15 abr. 2020.

124 As doengas lisossdmicas compreendem um grupo de doencas genéticas raras que causam disfuncdo metabélica
nas células. LYSOSOMAL DISEASE. Orphanet. [S.I]. Disponivel em: https://www.orpha.net/consor/cgi-
bin/OC_Exp.php?Ing=EN&EXxpert=68366. Acesso em: 15 abr. 2020.

125 pARAGUAY. Ley n° 5388. Modifica articulos de la Ley del Programa de Atencion Integral a Personas con
Enfermedades Lisosomales. Promulgacion 19 Deciembre 2014. Asuncion, 2014. Disponivel em:
http://www.bacn.gov.py/leyes-paraguayas/3069/ley-n-5388-modifica-los-articulos-1-y-5-de-la-ley-n-430511-
que-crea-el-programa-de-atencion-integral-a-personas-con-enfermedades-lisosomales. Acesso em: 15 abr. 2020.
126 CHILE. Ley nam. 20.850. Crea un sistema de proteccion financiera para diagndsticos y tratamientos de alto
costo y rinde homenaje pdstumo a don luis ricarte soto gallegos. Biblioteca del Congresso Nacional de Chile. Ley
Chile. Santiago, 1 de junio de 2015. Disponivel em: https://www.leychile.cl/Navegar?idNorma=1078148. Acesso
em: 20 abr. 2020.

127 E valido destacar que a Ley nim. 20.850, conhecida por Lei Ricarte Soto, ndo ¢ especifica sobre doencas raras.
A norma regulamenta um sistema de protecao financeira em matéria de sadde e insere as enfermedades raras como
parte dos tratamentos de alto custo. Por esse motivo, optou-se pela inclusdo do Chile nessa parte do estudo.

122 ENCINA, Gonzalo et al. Rare diseases in Chile: challenges and recommendations in universal health coverage
context. Orphanet Journal of Rare Diseases, v. 14, n. 289, 2019. Disponivel em:
https://ojrd.biomedcentral.com/articles/10.1186/s13023-019-1261-8. Acesso em: 20 abr. 2020.
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Com efeito, o foco nas doencas raras € um desafio a ser enfrentado pelos sistemas
sanitarios dos paises latino-americanos. Para a sociedade civil, em especial, os desafios
congregam a necessidade de identificar oportunidades de estabelecimento de consensos e a
busca por melhorias significativas no ambito social*?®. A seguir, detalha-se o panorma juridico

local de protecédo de pacientes com doencas raras.

Tabela 1- Panorama da protecédo juridica integral dos pacientes com doencas raras na América
Latina (2010-2020)

Pais Norma Conteudo Data de Promulgacéo
Reconhece as doengas
Colémbia Ley 1392 raras como de especial 2 de julho de 2010

interesse publico

Dispde sobre condicdes

Resolucion n° 651 para habilitacdo de 1 marco de 2018
centros de referéncia em
doencas raras

Promove o cuidado
Argentina Ley 26.689 integral de enfermidades 29 de julho de 2011
pouco frenquentes

Estabelece atencdo
Peru Ley n° 29698 especial a enfermedades 4 de junho de 2011
raras

Institui programa de

Paraguai Ley n° 5388 atencdo integral a 19 de dezembro de 2014
pessoas com doencas
lisossémicas

Cria um sistema de
protecéo financeira para

Chile Ley nim. 20.850 diagndsticos e 1 de junho de 2015
tratamentos de alto custo

Fonte: Elaboracdo propria com base em dados legislativos oficias dos paises latino-americanos.

Nos demais paises latino-americanos ndo se identificou legislacbes préprias sobre
doencas raras. Com efeito, ha protecdo juridica desigual e um indicativo da existéncia de
problemas concretos na efetivacdo do direito & saide na América Latina. Esses desafios,
inclusive, criam para os Estados a necessidade de inser¢do dos pacientes com doengas raras no

cenario de concrecao dos direitos humanos, em especial, para a garantia do direito a vida.

129 MAYRIDES, Mo; RUIZ DE CASTILLA, Eva Maria; SZELEPSKI, Silvina. A civil society view of rare disease
public policy in six Latin American countries. Orphanet Journal of Rare Diseases, v. 15, n. 60, 2020. Disponivel
em: https://ojrd.biomedcentral.com/articles/10.1186/s13023-020-1314-z. Acesso em: 19 abr. 2020.
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1.2.2 O acesso a medicamentos 6rfdos como integrante do direito a vida

Para a jurisprudéncia internacional, o direito a vida ordena ao Estado ndo apenas a
obrigagdo de abster-se de tirar a vida de outrem de modo ilegal e intencional, mas a adogdo de
medidas apropriadas para salvaguarda-la3*®. No dmbito da assisténcia médica, os deveres
regulatérios devem ser compreendidos de forma ampla, envolvendo as medidas necessarias
para garantir a implementacéo, supervisao e execucao do funcionamento efetivo dessa estrutura
regulatéria 3. Além disso, questdes afetas ao referido direito podem surgir quando se
demonstra que as autoridades de um Estado colocam em risco a vida de um individuo pela
negacéo dos cuidados de satide que se comprometeram a disponibilizar & populagio em geral*®2.

A CEDH, no Caso Nitecki v. Poland, apreciou a recusa do Estado da Pol6nia em arcar
os custos de forma integral com o medicamento Rilutek® **3, indicado ao tratamento da
esclerose lateral amiotréfical®*. O paciente Zdzislaw Nitecki, de nacionalidade polonesa, teve
acesso a um padrdo de assisténcia médica oferecido pelo servigo publico e, durante anos, se
beneficiou de tratamentos médicos e medicamentos pagos pelo servi¢o publico de saude do
pais, sendo recusado o reembolso total do medicamento prescrito pela primeira vez em junho
de 1999. Segundo o padrdo de atendimento disponivel a todos os pacientes, o regime de
reembolso de medicamentos previa a responsabilidade de 70% pelo Estado, enquanto que 0s
30% restantes tinham que ser pagos pelos pacientes, o que foi questionado por Nitecki, sob a
alegacdo de auséncia de condigOes financeiras. A Corte assentou que, em razdo do tratamento
médico ter sido fornecido ao paciente, incluindo o reembolso da maior parte do custo do

medicamento, ndo se pode dizer que a Poldnia, nas circunstancias especiais do caso, tenha

10 ECHR. Case of L.C.B. v. The United Kingdom. Judgment. 9 June 1998. (§36). Disponivel em:
http://hudoc.echr.coe.int/fre?i=001-58176. Acesso em: 10 maio 2020.

181 ECHR. Case of Lopes de Souza Fernandes v. Portugal. Application n. 56080/13. Judgment. 19 december
2017. (8190). Disponivel em: http://hudoc.echr.coe.int/eng?i=001-179556. Acesso em: 23 maio 2020.

132 ECHR. Case of Cyprus v. Turkey. Application n. 25781/94. Judgment. 10 May 2001. (§219). Disponivel em:
http://hudoc.echr.coe.int/eng-press?i=001-59454. Acesso em: 15 maio 2020.

133 0 medicamento Rilutek® foi aprovado pela FDA nos Estados Unidos para o tratamento da esclerose lateral
amiotrofica em 1995. UNITED STATES. Food and Drug Administration. Rilutek® (riluzole) — FDA. April 2016.
Disponivel em: https://www.accessdata.fda.gov/drugsatfda_docs/label/2016/020599s0171bl.pdf. Acesso em: 18
maio 2020.

134 A esclerose lateral amiotrofica € uma doenca genética rara que afeta o sistema nervoso de forma degenetariava
e progressiva, 0 que acarreta paralisia motora irreversivel. Pacientes com a doenga sofrem paralisia gradual e morte
precoce como resultado da perda de capacidades cruciais, como falar, movimentar, engolir €, até mesmo, respirar.
O fisico britanico Stephen Hawking, morto em 2018, foi um dos portadores mais conhecidos da doenga no mundo.
BRASIL. Ministério da Salde. Esclerose Lateral Amiotrofica (ELA): o que é, quais as causas, sintomas e
tratamento. 26 ago. 2019. Disponivel em: https://saude.gov.br/saude-de-a-z/ela-esclerose-lateral-amiotrofica.
Acesso em: 20 maio 2020.
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descumprido as obrigacGes em torno do direito & vida ao ndo pagar a diferenca do preco do
medicamento. A demanda foi julgada inadmissivel**®.

Ja para a Comisséo Interamericana de Direitos Humanos, o direito a vida envolve o
acesso a medicamentos antirretrovirais para o tratamento de HIV/AIDS, visto que ha risco
iminente de morte caso ndo haja tratamento provido pelo Estado®. Nessa toada, em torno da
protecédo da vida e de acesso a medicamentos, orbitam fatores entre regulagéo, risco e atuagéo
dos Estados.

Fato é que para muitas doencas o desenvolvimento de medicamentos ainda é um
verdadeiro desafio. Os ensaios clinicos de produtos experimentais para doengas raras e
ultrarraras podem envolver um ndmero limitado de locais de pesquisa que recrutam um pequeno
grupo de pacientes dispersos em uma grande area geografica. Nesse caso, 0s estudos devem ter
a perspectiva de beneficiar os participantes da realocacdo como garantia de respeito a
autonomia e ao consentimento informado valido®’.

Em criancas, o tratamento negligente envolvendo medicamentos se da em razdo da
auséncia de autonomia dos pacientes infantis nos ensaios clinicos, a qual € relegada aos pais,
bem como pela falta de informacdes especificas e seguras para esse publico*®. No caso do
acometimento de doencas raras em pacientes infantis, além de novos medicamentos, ha
necessidade de planos de assisténcia individual, informacGes atualizadas no idioma apropriado
para a idade das criangas e cuidadores, para comunidades e organizagdes de pacientes e
orientacdes para profissionais de salde, como instrumentos para salvar e melhorar a vida de
criangas acometidas por essas enfermidades®®.

Com feito, o direito a saide congrega o respeito as liberdades individuais dos sujeitos,
como autonomia e acesso a informacdo. Do mesmo modo, ha necessidade de marcos

regulatérios de cooperacdo entre os paises como instrumento de protecdo internacional dos

135 ECHR. Zdzislaw Nitecki against Poland. Decision. As to the Admissibility of Application n. 65653/01. 21
March 2002. Disponivel em: http://hudoc.echr.coe.int/eng?i=001-22339. Acesso em: 18 maio 2020.

138 COMISION INTERAMERICANA DE DERECHOS HUMANOS. Report n® 32/05. Petition 642/03.
Admissibility. Luis Rolando Cuscul Pivaral et al. (Persons Living with HIV/AIDS). Guatemala, 7 March 2005.
(844). Disponivel em: https://www.cidh.oas.org/annualrep/2005eng/Guatemalaé42.03eng.htm. Acesso em: 15
maio 2020.

137 GELINAS, Luke et al. Relocation of study participants for rare and ultra-rare disease trials: ethicsand
operations. Contemporary Clinical Trials, v. 84, n. 105812, 2019. 19 July 2019. Disponivel em:
https://www.contemporaryclinicaltrials.com/article/S1551-7144(19)30005-9/fulltext. Acesso em: 28 abr. 2020.
1% THOMASI, Tanise Zago. Capacidade juridica dos o¢rfdos terapéuticos: perspectivas sobre novos
medicamentos pediatricos. 2017. 385 f. Tese (Doutorado em Direito). Programa de Mestrado e Doutorado em
Direito do Centro Universitario de Brasilia (UniCEUB). Brasilia: UniCEUB, 2017.

139 THE LANCET. Rare diseases in children: towards better and fairer treatment. VVolume 384, ISSUE 9939,
P208. 19 July 2014. Disponivel em: https://www.thelancet.com/journals/lancet/article/P11S0140-6736(14)61194-
6/fulltext. Acesso em: 17 maio 2020.
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direitos humanos. No segmento de medicamentos 6rfaos, os desafios atuais de acesso nos paises
do Sul Global incluem a interagéo entre demandas judiciais individuais ajuizadas por pacientes-
litigantes, sob uma narrativa que liga tais medicamentos ao direito a vida, e pressdes exercidas

por empresas farmacéuticas situadas nos paises localizados no hemisfério norte4

, 0S quais
contam com legislagdes e incentivos financeiros especificos, a exemplo dos Estados Unidos e
Japdo.

Além disso, a exclusividade de mercado em torno da producdo de medicamentos tem
uma ma reputacdo nos paises em desenvolvimento, tendo em vista que estd amplamente
associada ao monopélio de dados e informagBes com base em registros clinicos preexistentes,
que podem impactar de modo negativo na salide publica dos paises em desenvolvimento!*.
Nesse viés, se cruzam tensGes entre interesses de mercado, busca por lucro e direitos
relacionados & propriedade intelectual no campo das patentes de medicamentos'?,

A realizacdo do direito a saude constitui fonte essencial de pressdo politica sobre o
sistema de propriedade intelectual. Dessa forma, abordar o custo de medicamentos essenciais
nos paises desenvolvidos e em desenvolvimento é um aspecto central de gerenciamento das
relacBes globais de propriedade intelectual e das obriga¢fes internacionais de salde publica e
direitos humanos**,

A tarefa de garantir esse direito ultrapassa as fronteiras e limitagdes geograficas dos
Estados. Estes possuem ndo apenas o dever de assegurar que os medicamentos existentes
estejam disponiveis dentro de seu territorio, mas a obrigacdo de tomar as medidas razoaveis
para que novos medicamentos dos quais mais se necessita sejam produzidos e se tornem

disponiveis a populacio, inclusive, para as minorias em situacio de vulnerabilidade!*,

140 CARDOSO, Jodo Vitor. Medicamentos 6rfaos no sul global: biossociabilidade, regulacéo e judicializacio da
vida. 2019. 230 f. Dissertacdo (Mestrado em Humanidades, Direitos e outras Legitimidades). Programa de Pds-
Graduagdo em Humanidades, Direitos e outras Legitimidades. Faculdade de Filosofia, Letras e Ciéncias Humanas
da Universidade de S&o Paulo. Sdo Paulo: USP, 2019.

141 ABBOTT, Ryan Benjamin. Overcoming Barriers to a Global Treaty on Medical Funding and R&D. 1
December 2012. Journal of the Brazilian Institute for Intellectual Property, v. 7, p. 70-76, 2012. Disponivel
em: https://ssrn.com/abstract=2203550. Acesso em: 10 abr. 2020.

142 No ambito da Organizacdo Mundial do Comércio (OMC) destaca-se os Acordos TRIPS de Paris, responsavel
pela protecdo de direitos relacionados & propriedade intelectual. Ver WORLD TRADE ORGANIZATION. Part
Il — Standards concerning the availability, scope and use of Intellectual Property Rights. Section 5: patents.
https://www.wto.org/english/docs_e/legal_e/27-trips_04c_e.htm#5. Acesso em: 10 abr. 2020.

143 OKEDI, Ruth. Does Intellectual Property Need Human Rights? 25 June 2018. Journal of International Law
and Politics, v. 50, n. 1, 2018. New York University. Harvard Public Law Working Paper n. 18-46. Disponivel
em: https://ssrn.com/abstract=3202478. Acesso em: 29 abr. 2019.

144 HUNT, Paul; KHOSLAR, Rajat. Acesso a Medicamentos como um Direito Humano. SUR- Revista
Internacional de Direitos Humanos, v. 5 n. 8, p. 100-121, 2008. Disponivel em:
http://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S1806-64452008000100006. Acesso em: 21 jan. 2020.
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A garantia dos padrdes de salde estabelece obrigacdes que transitam entre o respeito
aos direitos dos pacientes no ambito interno e no contexto das relagdes entre os paises e
organizacOes internacionais, o que coloca em relevo os instrumentos de cooperagédo
internacional.

O Mercosul**® anunciou em 2015 a criagdo de uma plataforma para a aquisicdo conjunta
de medicamentos de alto custo'*®. A compra envolveu medicamentos para hepatite C e Aids
com o objetivo de ampliar a oferta de medicamentos de forma econdmica e sustentavel nos
paises integrantes do bloco'#’.

J& a Cooperagdo Econdmica Asia-Pacifico (APEC) langou em 2018 um plano de agéo
sobre doencas raras, com metas a serem alcancadas até 2025. O objetivo € alinhar as politicas
domésticas entre os 21 paises membros, o que inclui a conscientizacao publica sobre doencas
raras, melhor uso da tecnologia para aprimorar a utilizacdo de dados na tomada de decisdes
clinicas e projetos integrados de sistemas de salde para garantir que 0s pacientes sejam
diagnosticados e tratados em tempo habil'4,

A integracdo entre 0s paises representa um desafio no campo sanitario, inclusive, no
acesso a medicamentos. Nesse sentido, a cooperacgdo internacional pode constituir um poderoso
instrumento de resposta as tensdes entre a normatividade e efetividade do direito a saide nos
paises em desenvolvimento, desde que haja democratizacdo por meio do envolvimento concreto
dos paises beneficiados*®.

Doencas raras nao podem continuar sendo negligenciadas nos paises em

desenvolvimento, e a colaboragéo internacional é fator relevante para mudar a atual situagao*®°.

145 No campo sanitario, 0 MERCOSUL conta com a Decisdo n® 4/2015, que estabelece uma rede de pontos focais
de salde para a prevengdo e 0 combate a falsificacdo de medicamentos e produtos médicos. A normativa nao
necessitou ser incorporada ao ordenamento juridico dos Estados Partes do bloco por regulamentar aspectos da sua
organiza¢do. MERCOSUL. MERCOSUL/CMC/DEC. N° 04/2015. Conselho do Mercado Comum. 16 jul. 2015.
Disponivel em: https://normas.mercosur.int/simfiles/normativas/58013 _DEC_004-
2015 PT_RedeComFalsifMed%20e%20ProdM%C3%A9d.pdf. Acesso em: 27 jun. 2020.

146 MERCOSUL. Paises do Mercosul se unem para adquirir medicamentos de alto custo. 16 jul. 2015.
Disponivel em: https://www.mercosur.int/pt-br/paises-do-mercosul-se-unem-para-adquirir-medicamentos-de-
alto-custo/. Acesso em: 27 jun. 2020.

147 BRASIL. Ministério da Saude. Paises do Mercosul realizam compra conjunta de medicamentos. 16 set.
2015. Disponivel em: http://bvsms.saude.gov.br/ultimas-noticias/2118-paises-do-mercosul-realizam-compra-
conjunta-de-medicamentos. Acesso em: 27 jun. 2020.

148 ASIA-PACIF ECONOMIC COOPERATION. APEC Rare Disease Action Plan Sets Precedent to Integrate
Rare Disease Care by 2025. 19 November 2018. Disponivel em:
https://www.apec.org/rarediseases/News/APEC-Rare-Disease-Action-Plan-Sets-Precedent-to-Integrate-Rare-
Disease-Care-by-2025. Acesso em: 17 abr. 2020.

149 TORRONTEGUY, Marco Aurélio Antas. O direito humano a satde no Direito Internacional: efetivacdo
por meio da cooperacdo sanitaria. 2010. 355 f. Tese (Doutorado em Direito). Faculdade de Direito da Universidade
de Séo Paulo, S&o Paulo, 2010.

150 CAINELLLI, Francesca; VENTO, Sandra. Orphan drugs. The Lancet. Volume 393, ISSUE 10181, P1594. 20
April  2019. Disponivel em: https://www.thelancet.com/journals/lancet/article/P11S0140-6736(19)30016-
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Dessa forma, a efetividade do acesso a medicamentos orfaos é um desafio para os sistemas
publicos de saude, o que coloca em destaque as relagcbes com as empresas farmacéuticas no

compartilhamento de riscos.

1.3 A EFETIVIDADE DO ACESSO A MEDICAMENTOS ORFAOS POR MEIO DE
ACORDOS DE COMPARTILHAMENTO DE RISCOS

Os acordos de compartilhamento de riscos estéo se tornando um instrumento cada vez
mais utilizado pelos paises para regular o preco de novos produtos farmacéuticos. Em termos
juridicos, constituem um contrato entre o fabricante de medicamentos e um prestador de
servicos de salde para ajudar a gerenciar incertezas quanto ao custo e a eficicia de
medicamentos®®!. Nessa relacio, o pagador e a empresa farmacéutica definem o preco conforme
o desempenho futuro do produto em um ambiente de pesquisa ou no mundo real®>2, Na pratica,
0 contratante paga pelo remédio em momento posterior a celebracdo do contrato, ou seja, com
a comprovacdo da melhoria das condicdes de salde do paciente.

A efetividade do wuso de medicamentos estd relacionada a melhoria
nos cuidados de saude que um grande nimero de pacientes podera obter com o tratamento na
pratica médica real. Nessa toada, o papel da adesdo dos pacientes, as interacbes com outros
medicamentos quando 0s pacientes apresentam diversas patologias e a adequacdo do
comportamento da prescricdo médica estdo entre os fatores de discrepancia entre a eficacia
esperada e os resultados que, de fato, sdo obtidos®®.

Os testes de eficacia de medicamentos fornecem informacGes sobre os efeitos dos
medicamentos nos pacientes que podem receber o tratamento. No entanto, também apresentam
preocupacdes no sentido de que esse processo de desenvolvimento de remédios pode néo estar

funcionando no melhor interesse do maior nimero possivel de pacientes®™*. Os acordos de
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compartilhamento de riscos, embora sejam atrativos em virtude do pagamento estar condionado
aos resultados, também implicam riscos, na medida em que muitos pacientes podem ser
colocados em tratamento mesmo com a baixa probabilidade de sucesso®®.

Dentre os desafios existentes em torno da sua implementacao, ha destaque para os custos
administrativos potencialmente altos, conflitos de interesse e o financiamento pelas autoridades
de salide das despesas no desenvolvimento de novos medicamentos!®. O aumento dos gastos
com saude motiva a busca por solugdes racionais e sustentaveis para os problemas que afetam
os sistemas publicos de saude. Os acordos de partilha de riscos fazem parte desse contexto,
tendo em vista o aumento sustentado dos custos com salde e os desafios de acesso a
inovacio™®’.

Apesar do crecente uso desses acordos pelos paises que contam com sistemas de
protecdo a salde, a falta de transparéncia e registros agregados constituem fatores que ainda
tém dificultado o aprendizado dessas experiéncias e a avaliacdo de seu impacto nos sistemas de
salide!®®, Diante disso, a regulamentacdo é necessaria para que instrumentos contratuais dessa

natureza possam cumprir as suas finalidades.

1.3.1 A regulamentacéo dos acordos de compartilhamento de riscos como fator de seguranca

juridica

A partilha dos riscos entre as autoridades de saude e as industrias do ramo farmecéutico
constitui o elemento central que caracteriza os acordos de compartilhamento de riscos. Os
beneficios esperandos incluem o aumento do ganho em salde nos recursos disponiveis, bem
como a busca pela seguranca de novos produtos médicos na pratica®>®. Na aquisicdo de uma
nova tecnologia em salde, a avalia¢do recai sobre o seu valor esperado com base nas evidéncias

cientificas existentes, o valor a ser reduzido por meio da coleta de evidéncias adicionais e 0s

1%5 BARROS, Pedro Bita. The simple economics of risk-sharing agreements between the NHS and the
pharmaceutical industry. December 2017. Disponivel em: https://ssrn.com/abstract=1077539. Acesso em: 20
jun. 2020.
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em: https://bmchealthservres.biomedcentral.com/articles/10.1186/1472-6963-10-153. Acesso em: 21 jun. 2020.
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n. 823, 2018. Disponivel em: https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC5931811/. Acesso em: 21 jun. 2020.
1% ANTONANZAS, Fernando et al. The Use of Risk-Sharing Contracts in Healthcare: Theoretical and Empirical
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https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/20085390/. Acesso em: 21 jun. 2020.
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custos iniciais de investimentos!®®. Dessa maneira, o gerenciamento dos riscos decorrentes das
incertezas é o que se busca no referido modelo alternativo de aquisi¢cdo de medicamentos.

Nessa relacdo contratual, elementos como a incerteza, a necessidade de evidéncias e 0
impacto dos custos sao levados em consideracdo, o que torna o preco sempre menor do que nos
contratos tradicionais pautados somente no custo-efetividade!®!. Como disposices essenciais,
0S objetivos do acordo devem ser estabelecidos de forma clara e objetiva, detalhando as
obrigacOes e tarefas de cada uma das partes, e a escolha das medidas de resultado deve
considerar as caracteristicas do sistema de satide em que é implementado®®?.

A motivacdo para a celebracdo do contrato advém dos interesses do préprio Estado e da
indUstria farmacéutica em lidar com as incertezas e obter informagdes clinicas com base no
monitoramento dos pacientes na pratica. Varios paises ja cotam com esquemas de cobertura de
salide baseados em evidéncias, como a Australia, Reino Unido e Estados Unidos*®3,

A Australia conta desde 2010 com norma especifica de gerenciamento de riscos para a
incorporacdo de tecnologias de saude. O pais normatizou a incorporac¢ao de medicamentos com
base na demonstracéo de evidéncias cientificas por meio da Managed Entry Scheme'®. Dentre
as clausulas de desempenho exigiveis, ha previsdo de justificativa para a alegacdo de alta
necessidade clinica, disponibilizacdo de todos os dados disponiveis no momento da celebracdo
inicial do contrato, incluindo as evidéncias de resultados substitutos, quando relevantes, as areas
de incerteza (clinica, econbmica, financeira) e analises extensivas do impacto potencial das

incertezas identificadas no custo-efetividade inicial*®®. Na atualidade, o modelo australiano de
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implementacdo de acordos de compartilhamento de riscos tem sido Util para adogéo por outras
jurisdiceste®.
O Reino Unido'®” se destaca por ser um dos pioneiros a implementar acordo dessa

natureza, mantendo registros clinicos detalhados 68 .

Um dos primeiros acordos para
incorporcédo de tecnologia em salde baseada em evidéncias foi firmado em 2002. O objetivo
era avaliar e precificar a combinacdo do Interferon e do acetato de glatiramer para o tratamento
da esclerose maltiplat®®.

Naquele ano, o National Institute for Health and Care Excellence (NICE)!'® britanico
anunciou que os medicamentos ndo eram eficazes em termos de custo, motivo pelo qual ndo
podiam ser recomendados para o financiamento do National Health Service!’* (NHS). Como
resultado, o departamento de salde e os fabricantes desenvolveram uma estratégia de
compartilhamento de risco destinada a fornecé-los de maneira mais econémica. O tratamento
passou a ser fornecido a pacientes com duas ou mais recaidas nos ultimos dois anos (cerca de
15% de todos os pacientes com a doenca), cujo progresso seria avaliado durante dez anos!’2.

De maio de 2002 a abril de 2005, foram recrutados 5.583 pacientes, cujo monitoramento

se dava em setenta centros de neurologia do Reino Unido'’3. O acordo pioneiro nio foi

PBAC-submissions. Acesso em: 25 jun. 2020.

166 Sobre os acordos de compartilhamento de riscos no contexto australiano, ver, em especifico, MAKINO,
Katsushi et al. Risk-Sharing Agreements in Australia: attitude towards risk-sharing arrangements with the
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considerado eficaz e recebeu severas criticas, em razdo do excessivo numero de pacientes, 0
longo periodo de monitoramento e pela falta de critérios técnicos sobre a anélise de desfecho
do contrato’,

Ja em 2008, o Reino Unido celebrou outro acordo de compartilhamento de risco, dessa
vez com o grupo farmacéutico Novartis'”, visando ao fornecimento do Lucentis®*’®, indicado
ao tratamento da degeneracdo macular!’’. O acordo previa que o NHS limitaria o pagamento
de quatorze injecdes por paciente, ao passo que a Novartis se responsabilizaria em fornecer,
sem custo, as injecdes necessarias ao tratamento para além dessa quantidade. O acordo foi
considerado exitoso. Atenuou-se 0s riscos para a contratada Novartis porque foi estimado que
poucos pacientes precisariam de mais de quatorze injecoes'’®.

Nos Estados Unidos, a implementacdo de acordos de compartilhamento de riscos esta
relacionada aos interesses financeiros do setor privado em aprimorar sistemas de dados no
segmento da salide!’®. A incorporagdo de tecnologias em salide e a busca pela racionalizagéo
dos recursos publicos sdo, portanto, desafios presentes em diversos paises.

As experiéncias internacionais indicam que a regulamentacao especifica constitui fator
de seguranca juridica nos contratos dessa natureza, em especial, para o gerenciamento dos
riscos'®. A melhoria nas condices de satide dos pacientes é condicdo futura e incerta. De tal
modo, o detalhamento dos desfechos clinicos e dos resultados esperados nos contratos de
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partilha de riscos € medida imprescindivel para a sua efetividade e, também, para que possam
contribuir para a qualidade de vida dos pacientes como reflexo do desenvolvimento.

1.3.2 A implementacdo dos acordos de compartilhamento de riscos como faceta do

desenvolvimento

Os acordos de compartilhamento de riscos tém sido utilizados como instrumento para
viabizar o tratamento de pacientes com doengas raras. O Luxturna® (\oretigene neparvovec),
terapia genética para amaurose congénita leber8!, foi aprovado em 2017 pela FDA, nos Estados
Unidos e, em 2018, pela Agéncia Europeia de Medicamentos. No entanto, o custo do tratamento
é de £600.000'¢2, 0 que o torna inacessivel para a maioria dos pacientes devido ao alto custo.

No Reino Unido, o NHS chegou a um acordo endossado pela NICE com o grupo
fabricante e detentor da patente do produto, a Novartis, para fornecer o tratamento como parte
do Plano de Longo Prazo do servico de saude britanico®®. Em fevereiro de 2020, os primeiros
pacientes foram tratados em dois hospitais de Londres. A celebracdo desse acordo é uma
experiéncia positiva porque até entdo ndo havia tratamento disponivel, e cerca de 100 pessoas
com a doenga no Reino Unido puderam, pela primeira vez, ter acesso a terapia genética®®*.

As parcerias entre as autoridades de salde e fabricantes de medicamentos demonstram
a relacdo entre direitos humanos, empresas e assisténcia a saude no setor das doencas raras. O
desenvolvimento de medicamentos Orfdos estd concentrado na maioria dos programas de
tratamento que utilizam tecnologias inovadoras e, em especial, se insere no conjunto de desafios

relacionados a sustentabilidade dos sistemas de satde!®®,

181 A amaurose congénita leber é uma doenca genética rara que atinge a retina, causando cegueira. A prevaléncia
varia de 1-50.000 a 1-33.000. Representa 20% de cegueira em criancas. LEBER CONGENITAL AMAUROSIS.
Orphanet. [S.I]. Disponivel em: https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/OC_Exp.php?Lng=EN&Expert=65.
Acesso em: 23 abr. 2020.

182 NOVARTIS. NICE recommends Novartis’ Luxturna (voretigene neparvovec), the first one-time gene
therapy for people with vision loss due to RPE65 genetic mutations. 4 Septiembre 2019. Disponivel em:
https://www.novartis.co.uk/news/media-releases/nice-recommends-novartis%27-luxturnav-voretigene-
neparvovec-first-one-time-gene. Acesso em: 23 abr. 2020.

18 NICE. Voretigene neparvovec for treating inherited retinal dystrophies caused by RPE65 gene
mutations. 9 October 2019. Disponivel em: https://www.nice.org.uk/guidance/hst11. Acesso em: 23 abr. 2020.
184 THE LANCET. Rare diseases need sustainable options. Volume 395, ISSUE 10225, P660. 29 February 2020.
Disponivel em: https://www.thelancet.com/journals/lancet/article/P11S0140-6736(20)30457-8/fulltext. Acesso
em: 22 abr. 2020.

185 ROLLET, Pierrick; LEMOINE, Adrien; DUNOYER, Marc. Sustainable rare diseases business and drug access:
no time for misconceptions. Orphanet Journal of Rare Diseases, v. 8, n. 109, 2013. Disponivel em:
https://ojrd.biomedcentral.com/articles/10.1186/1750-1172-8-109. Acesso em: 30 abr. 2020.
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Nesse sentido, a participagdo da inddstria farmacéutica é crucial, pois exterioriza a
propria fungdo social da empresa enquanto instrumento de protecdo do direito a vida dos

pacientes com doencas raras*®

. A auséncia de condi¢bes minimas de tratamento digno, como
0 acesso a medicamentos, refletem um verdadeiro dilema afeto aos direitos humanos, na medida
em que as condi¢des materiais minimas para 0 gozo da vida é a matéria posta em discuss&o.
Em razdo disso, faz-se necessaria a ado¢do de medidas alternativas de enfrentamento desses
problemas. Isso inclui, sem davidas, a participacdo do setor privado.

Para além da responsabilidade estatal, as empresas também possuem deveres para a
concretizacdo de direitos humanos. Fatores econdmicos e direitos humanos estdo inseridos em
um contexto em que o desenvolvimento ndo pode ser limitado ao crescimento econdémico. A
nocdo de desenvolvimento, em uma perspectiva nao reducionista, envolve a participacdo dos
Estados e do setor empresarial em busca de solucGes para os problemas que afligem os paises,
inclusive, nas questdes sanitarias.

Na expansdo das liberdades individuais, hd preocupacdao com a qualidade de vida, isto
é, com 0 modo pela qual as pessoas vivem'®’. Nesse viés, as empresas assumem um papel
crucial na concretizacdo de direitos humanos e o enfoque que se estabelece é da
responsabilizacdo coletiva pelas necessidades humanas®®®,

No entanto, a busca por lucro, as solidas relagbes de poder estabelecidas por
organizacGes empresariais e as diferencas tecnoldgicas entre 0s paises sobre inovagdo em saude
constituem fatores que tensionam e, a0 mesmo tempo, servem de obstaculo ao acesso a
medicamentos.

O alto custo de produtos farmacéuticos para pacientes com doencas raras € um
verdadeiro desafio para os paises que possuem maior desigualdade social. Isso porque, nesses
casos, ha outros problemas relacionados a cobertura universal de satde, como a vacinacao e

controle de doencas.

188 NUNES, Mérces da Silva. A fungdo social da empresa: a industria farmacéutica, os medicamentos de alto
custo e doencas raras. 2014. 517 f. Tese (Doutorado em Direito). Pontificia Universidade Catélica de Sdo Paulo.
Séo Paulo, 2014.

187 Essa vertente de desenvolvimento é defendida pelo economista indiano Amartya Sen. Para Sen, a promogdo do
desenvolvimento social e econémico se relacionada de modo direito com a expansdo das liberdades individuais.
De tal modo, indicadores sobre a qualidade de vida integram a nocdo de desenvolvimento enquanto expressao da
liberdade. SEN, Amartya. Desenvolvimento como liberdade. Traducdo de Laura Teixeira Motta. Sdo Paulo:
Companhia das Letras, 2010.

188 EACHIN, Melina Girardi. Empresas e direitos humanos: compartilhando valor e responsabilidades. Revista de
Direito  Internacional, Brasilia, v. 17, n. 1, p. 324-339, 2020. Disponivel em:
https://www.publicacoesacademicas.uniceub.br/rdi/article/view/6161. Acesso em: 15 jul. 2020.
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Os acordos de compartilhamento podem contribuir para a ampliar o acesso a
medicamentos, a depender, dentre outros fatores, da forma de regulamentacéo e dos critérios
técnicos adotados. Para os Estados, a implementacéo de instrumentos contratuais baseados em
evidénciais pressupde uma abordagem transparente que envolva ndo somente a demonstracdo
da eficécia relativa do produto, mas a relagéo custo-beneficio e a viabilidade dos medicamentos
6rfaos em cada pais'®®.

Além disso, os procedimentos de avaliacdo mais abrangentes e sistematicos,
caracterizados por maior transparéncia, podem levar a tomadas de decisdo mais racionais na
alocacdo de recursos publicos!®. Na superacio dos problemas que afetam o acesso a
medicamentos 6rfaos, as medidas potenciais para se enfrentar o 6nus suportado pelos pacientes
incluem politicas publicas que otimizem a pesquisa, desenvolvimento, licenciamento e o prego
de novos produtos farmacéuticos!®:.

Na sociedade de risco, 0s riscos civilizatérios sdo big business, como um barril de
necessidades sem fundo, infinito e autoproduzivel®2. No processo de gerenciamento, se cruzam
dilemas entre incertezas e insegurancas, as quais estao presentes no ambito da satde. O acesso
a medicamentos 6rfdos no Brasil, inclusive, faz parte desse contexto de desafios atuais sobre

incertezas que estdo presentes no campo sanitario.

189 SIMOENS, Steven. Pricing and reimbursement of orphan drugs: the need for more transparency. Orphanet
Journal of Rare Diseases, V. 6, n. 42, 2011. Disponivel em:
https://ojrd.biomedcentral.com/articles/10.1186/1750-1172-6-42. Acesso em: 22 abr. 2020.

190 ANGELLIS, Aris; LANGE, Ansgar; KANAVOS, Panos. Using health technology assessment to assess the value
of new medicines: results of a systematic review and expert consultation across eight European countries.
European Journal of Health Economics, v. 19, n. 1, p. 123-152, 2018. Disponivel em:
https://www.ncbi.nIm.nih.gov/pmc/articles/PMC5773640/. Acesso em: 25 jun. 2020.

191 CHAN, Adrienne et al. Orphan drugs - access and unmet needs in 194 countries and six regions: a
comprehensive policy review with content analysis. The Lancet, v. 394, n. 72, 2019. Disponivel em:
https://www.thelancet.com/journals/lancet/article/P11S0140-6736(19)32408-0/fulltext#%20. Acesso em: 20 abr.
2020.

192 A nogéo de risco é bem desenvolvida pelo sociélogo alemé&o Ulrich Beck. Na concepcéo de Beck, 0s riscos se
relacionam as ameacas civilizatorias presentes no contexto social da p6s-modernidade, também designada de
modernidade reflexiva. BECK, Ulrich. Sociedade de risco: rumo a uma outra modernidade. Traducéo de Sebastido
Nascimento. S8o Paulo: Editora 34, 2013.
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CAPITULO 1I- O ACESSO A MEDICAMENTOS ORFAOS NO BRASIL

O ordenamento juridico brasileiro reconhece o direito ao tratamento medicamentoso
para pacientes com doencas raras, cuja garantia, além de constituir objeto de discussao nas
recentes pautas legislativas, assume a construcao de identidades coletivas sobre raridades. Na
jurisprudéncia do STF h& reconhecimento da especificidade da concessdo judicial de
medicamentos 6rfdos, e ainda persiste o paradoxo da provisdo de medicamentos de alto custo

pelo poder publico. Em contrapartida, o pais tem avancado na formacéo de bases regulatorias.

2.1 O DIREITO AO TRATAMENTO MEDICAMENTOSO PARA PACIENTES COM
DOENCAS RARAS NO SISTEMA JURIDICO BRASILEIRO

No Brasil, a Portaria n® 199/2014, do Ministério da Saude, é a responsavel por instituir
a Politica Nacional de Atencéo Integral as Pessoas com Doencas Raras!®®. A norma estabelece
como principio o reconhecimento da doenca rara, a necessidade de oferta de cuidado integral e
a incorporacdo e uso de tecnologias voltadas para a promocéo, prevencao e cuidado integral na
rede de atencdo a salde, com inclusdo de tratamento medicamentoso e férmulas nutricionais
indicadas no ambito do sistema publico de saude. O tratamento deve ser resultado das
recomendacdes formuladas por érgdos governamentais a partir do processo de avaliagédo e
aprovacao pela Comissao Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no SUS (CONITEC) e por
protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas®.

A portaria foi instituida em 30 de janeiro de 2014, sendo o primeiro instrumento
normativo especifico de protecédo integral de pessoas com enfermidades raras a nivel nacional.

Isso sinaliza que o reconhecimento da especificidade das doencas raras foi tardio no Brasil, se

193 BRASIL. Ministério da Satde. Portaria n® 199, de 30 de janeiro de 2014. Institui a Politica Nacional de Atencdo
Integral as Pessoas com Doencas 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. Diario Oficial da Unido:
secéo 1, n. 30, p.44, 12 fev. 2014. Disponivel em:
http://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2014/prt0199 30 01 2014.html. Acesso em: 9 out. 2019.

194 De acordo com o art. 19-N, Il da Lei n° 8080/90, o protocolo clinico e diretriz terapéutica constitui o documento
que estabelece critérios para o diagnéstico da doenga ou do agravo a salde, o tratamento preconizado, com 0s
medicamentos e demais produtos apropriados, quando couber, as posologias recomendadas, os mecanismos de
controle clinico, 0 acompanhamento e a verificacdo dos resultados terapéuticos, a serem seguidos pelos gestores
do SUS. BRASIL. Lei n°8.080, de 19 de setembro de 1990. Dispde sobre as condi¢Bes para a promogao, protecéo
e recuperagdo da salde, a organizagdo e o funcionamento dos servigos correspondentes e da outras providéncias.
Diario Oficial da Unido: secdo 1, p. 18068, 20 set. 1990. Disponivel em:
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/leis/I8080.htm. Acesso em: 30 maio 2019.



48

comparado ao tratamento legal adotado pelos paises vizinhos latino-americanos, como
Colémbia, Argentina e Peru, cujas normas de protecdo foram promulgadas entre 2010 e 2011.

A normativa tem sido utilizada como base para a dispensacgéo e incorporacao de novos
medicamentos 6rfdos no pais. Em 26 de abril de 2018, o Ministério Publico Federal (MPF)
ajuizou Acdo Civil Publica em face da Unido para que fossem elaborados 26 protocolos clinicos
e diretrizes terapéuticas para 26 doencas raras no pais, conforme relatério de recomendacéo de
priorizacdo de protocolos e diretrizes terapéuticas para atencao integral as pessoas com doencas
raras n° 142/2015, da CONITEC, que tinham previsio de serem finalizados no ano de 2015%,

Na acdo, 0 MPF entendeu que o Estado brasileiro, ao retardar a efetivacdo da Politica
Nacional de Atencéo Integral as Pessoas com Doencas Raras por meio da auséncia desses
protocolos, estaria violando o direito a vida e a integridade fisica estatuido na Convencao
Americana de Direitos Humanos, expondo-se a possivel tutela da matéria pela comissao e corte
interamericana e a consequente condenagdo internacional. Atualmente, o Brasil conta com 46
protocolos clinicos destinados ao tratamento de pessoas com doencas raras'®,

A politica nacional também preconiza como principio basilar a promocéo do respeito as
diferencas e a aceitacdo de pessoas com doencas raras, com enfrentamento de estigmas e
preconceitos. A conscientizacdo publica sobre essas doengas assume também contornos
juridicos, na medida em que ainda ha desconhecimento por parte da sociedade sobre esse grupo
de pacientes, os dilemas que os mesmos enfrentam no cotidiano e o préprio reconhecimento
dos pacientes com doencas raras como sujeitos de direitos.

Diversas leis foram editadas no pais visando a maior conscientizacdo social. O Estado
do Espirito Santo consagrou por meio da Lei n® 10.502/2016 o ultimo dia do més de fevereiro
como o dia estadual de conscientizagdo sobre doengas raras®’. Salvador, capital da Bahia, conta

desde 2017 com norma propria de conscientizagdo publica sobre o problema!®. No &mbito

195 BRASIL. Ministério Plblico Federal. Acdo Civil Publica. Ref. Inquérito Civil 1.16.000.001939/2013-07.
Procuradoria da Republica no Distrito Federal. 1° Oficio de Seguridade Social e Educacdo. Requerida: Unido
(Secretaria de atengdo a satde do Ministério da Saude). Procuradora da Republica: Luciana Loureiro Oliveira.
Data de Proposicdo: 26 abr. 2018. Disponivel em: www.mpf.mp.br/df/sala-de-imprensa/docs/acp-pcdts-doencas-
raras. Acesso em: 7 mai. 2019.

1% BRASIL. Ministério da Salde. Doengas raras: Brasil avanca na assisténcia e tratamento de pacientes. Brasilia,
DF, 2020. 28 fev. 2020. Disponivel em: https://www.saude.gov.br/noticias/agencia-saude/46457-sus-avanca-no-
tratamento-de-doencas-raras. Acesso em: 10 mar. 2020.

197 ESPIRITO SANTO. Lei n° 10.502, de 15 de marco de 2016. Institui o Dia Estadual de Conscientizac&o sobre
Doencgas Raras. Diario Oficial do Estado do Espirito Santo: edi¢cdo 24206, p. 9. 16 mar. 2016. Vitdria, ES:
Assembleia Legislativa, [2016]. Disponivel em:
http://wwws3.al.es.gov.br/Arquivo/Documents/legislacao/html/LEI%20N%C2%BA%2010.502.htm. Acesso em:
10 maio 2019.

198 SALVADOR. Lei n°9203/2017. Institui o dia 28 de fevereiro, Dia Municipal das Doencgas Raras no Municipio
de Salvador, e da outras providéncias. Salvador, BA: Céamara Municipal, [2017]. Disponivel em:
http://leismunicipa.is/qvikc. Acesso em: 10 maio 2019.
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nacional, a Lei n°® 13.693/2018 institui o dia nacional de doengas raras, celebrado, anualmente,
no ultimo dia do més de fevereiro®®,

No mesmo sentido, o Estado de Sergipe consagra por meio da Lei n° 8.509/2019 o dia
28 de fevereiro de cada ano como o dia estadual de conscientizacdo sobre doencas raras. A
finalidade é proporcionar a reflexdo e a conscientiza¢do, ampliando-se o nivel de informacéo,
divulgacéo, superacédo de preconceitos, a atuacao afirmativa estadual e da sociedade civil, bem
como para tornar publico e potencializar os estudos existentes sobre estas doencas?®. As
discussbes em torno do reconhecimento de direitos a pacientes com doengas raras, inclusive,
para a garantia de acesso a medicamentos, tém ganhado atengdo no ambito do Poder
Legislativo.

2.1.1 O fornecimento de medicamentos 6rfdos como objeto de discussdo nas recentes pautas

legislativas

Os debates legislativos em torno da dispensacdo de medicamentos 6rfdos surgiram
inicialmente na Camara dos Deputados, em 2011, por meio do Projeto de Lei (PL) n°
1606/20112%L, A propositura tinha por objetivo dispor sobre o fornecimento de medicamentos
para doencas raras e graves que ndo constam em listas de medicamentos excepcionais?2®?
padronizadas pelo SUS?%3,

No Senado Federal, a discussdo entrou em pauta com o Projeto de Lei do Senado (PLS)

n° 530, de 20132%, cuja finalidade era instituir a Politica Nacional para Doengas Raras. O

199 BRASIL. Lei n° 13.693, de 10 de julho de 2018. Institui o Dia Nacional de Doengas Raras. Diario Oficial da
Unido: edigdo 132, sec¢do 1, p. 3. 11 jul. 2018. Disponivel em: http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_ato2015-
2018/2018/Lei/L13693.htm. Acesso em: 10 maio 2019.

200 SERGIPE. Lei n°8.509, de 22 de janeiro de 2019. Institui no calendario oficial de eventos do Estado de Sergipe,
o Dia Estadual de Conscientizagdo sobre Doengas Raras, e da providéncias correlatas. Diario Oficial do Estado
de Sergipe: edicdo 28.113, p. 1-2, 22 jan. 2019. Aracaju, SE: Assembleia Legislativa, [2019]. Disponivel em:
https://segrase.se.gov.br/portal/visualizacoes/jornal/1933/#e:1933. Acesso em: 10 maio 2019.

201 BRASIL. Camara dos Deputados. Projeto de Lei n° 1.606, de 2011. Dispde sobre a dispensacdo de
medicamentos para doengas raras e graves, que ndo constam em listas de medicamentos excepcionais padronizadas
pelo Sistema Unico de Sadde - SUS. Iniciativa: Deputado Marcal Filho. Data de Apresentagdo: 15 jun. 2011.
Disponivel em: https://www.camara.leg.br/proposicoesWeb/fichadetramitacao?idProposicao=509247. Acesso
em: 17 abr. 2020.

202 A Politica Nacional de Assisténcia Farmacéutica engloba a utilizagdo da Relagdo Nacional de Medicamentos
Essenciais (RENAME), atualizada periodicamente, como instrumento racionalizador das a¢des no dmbito da
assisténcia farmacéutica do SUS. BRASIL. Ministério da Saude. Resolugdo n° 338, de 06 de maio de 2004.
Aprova a Politica Nacional de Assisténcia Farmacéutica. Brasilia: DF: Ministério da Sadde. Disponivel em:
https://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/cns/2004/res0338_06_05_2004.html. Acesso em: 17 abr. 2020.

203 De acordo com o art. 19 do PL n° 1.606, de 2011, fica reconhecido o direito de acesso aos cuidados adequados
aos pacientes diagnosticados com doengas raras, 0 que inclui a provisdo de medicamentos 6rfaos.

204 BRASIL. Senado Federal. Projeto de Lei do Senado n° 530, de 2013. Institui a Politica Nacional para
Doencas Raras no ambito do Sistema Unico de Saude; altera a Lei n° 6.360, de 23 de setembro de
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fundamento utilizado para a propositura do projeto foi o fato de que o acesso a medicamentos
para o tratamento de doencas raras esharrava na falta de protocolo clinico no sistema publico
de saude. Com isso, para a garantia do direito constitucional a saude, grande numero de
pacientes tinha que recorrer ao Poder Judiciario, causando consideravel impacto financeiro ao
erario®®,

Transcorridos trés anos, outra acdo legislativa foi objeto de pauta no Congresso
Nacional. Dessa vez, com o Projeto de Lei da Camara (PLC) n° 56, de 20162, também se
buscava instituir uma Politica Nacional para Doencas Raras no SUS, mas com o diferencial de
dispor sobre o incentivo ao acesso aos tratamentos disponiveis no mercado, por meio de
mecanismos diferenciados para o registro sanitario e a incorporacdo de medicamentos 6rfaos
no pais. O referido projeto é oriundo do PL 1606/2011 da Camara dos Deputados, que
inaugurou as discussdes no ambito do poder legislativo federal, e obteve aprovagdo, com
emendas, do plenario do Senado Federal em 11 de julho de 201827, Até o momento, aguarda-
se 0 pronunciamento da casa iniciadora.

Em 22 de outubro de 2019, foi realizada na Comissao de Assuntos Sociais (CAS) do
Senado Federal audiéncia publica com a finalidade de discutir a criacdo de uma comissdo
publica para fiscalizar as a¢cdes implementadas no &mbito da Politica Nacional de Atencédo
Integral as Pessoas com Doencgas Raras (Portaria n° 199/2014)%%®, Participaram da audiéncia
representantes da Federagdo Brasileira das Associacdes de Doengas Raras (FEBRARARAS)?®,

da Associacdo Amigos Multiplos pela Esclerose e da Associacdo Alianca de Maes e Familias

1976, para dispor sobre registro e importacdo, por pessoa fisica, de medicamentos 6rfdos; e altera a Lei
n° 8.080, de 19 de setembro de 1990, para prever critério diferenciado para avaliagdo de medicamentos
orfdos. Iniciativa: Deputado Vital do Rego. Data de Apresentacdo: 16 dez. 2013. Disponivel em:
https://legis.senado.leg.br/sdleggetter/documento?dm=4049064&ts=1567522430464 &disposition=inline. Acesso
em: 17 abr. 2020.

2050 PLS n° 530, de 2013 esta com tramitacdo encerrada. O arquivamento foi realizado em 22 de novembro de
2018. BRASIL. Senado Federal. Atividade Legislativa. Projeto de Lei do Senado n° 530, de 2013. Disponivel
em: https://wwwz25.senado.leg.br/web/atividade/materias/-/materia/115815. Acesso em: 18 abr. 2020.

206 BRASIL. Senado Federal. Projeto de Lei da Camara n® 56, de 2016. Institui a Politica Nacional para Doengas
Raras no Sistema Unico de Sadde - SUS. Autoria: Camara dos Deputados. Iniciativa: Deputado Marcal Filho.
Disponivel em: https://www25.senado.leg.br/web/atividade/materias/-/materia/126956. Acesso em: 18 abr. 2020.
207 BRASIL. Senado Federal. Parecer n° 138, de 2018 — PLEN/SF. Redacdo final das Emendas do Senado ao
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Raras. Esta Ultima apontou a inexisténcia de politica publica efetiva em favor dos pacientes,
cujas “leis ndo chegam a populagao, que sofre com a auséncia do governo”. Questiona ainda o
fato de “Como a gente pode fazer politica para pessoas invisiveis? Tem existido muitas leis,
mas essas leis ndo tém chegado a quem precisa. Precisamos transformar essas leis em algo
palpavel a essas familias”?°,

Os discursos proferidos pelas associagdes de pacientes no cenario politico-institucional
sugerem uma atuacéo centralizada na defesa de direitos. Ha énfase na busca pela superacéo do
preconceito ainda vivenciado pelas pessoas com doencas raras. Isso é fato a ser destacado
porque o discurso, em si, traz consigo sentidos, de modo que toda palavra é parte de um
discurso, o qual se delineia em dizeres presentes que se alojam na memoria?!!. Dessa maneira,
para os destinatarios da Portaria n® 199/2014, ainda ha muito a ser aprimorado para a protecdo
dos direitos dos pacientes com doencas raras no pais.

O termo invisibilidade, enfatizado na audiéncia publica, revela que na visdo dos proprios
pacientes, o problema esta posto, mas ndo é enxergado, ou talvez, ndo se queira enxergar. Para
os direitos humanos, em especial, essa situacdo assume grande relevancia, na medida em que a
garantia do direito a vida constitui o cerne do problema.

A exclusdo social, enquanto produto de um sistema socioecondémico, politico e cultural,
ndo se explica somente pelas caracteristicas das instituicGes sociais ou dos sujeitos em situacdo
de vulnerabilidade, mas pelo paradigma individualista, que ndo permite que os individuos se
apreendam como elementos do todo social por faltar-lhes um suporte de representacdes?'?.
Nessa perspectiva, a busca pela implementacdo de direitos assume uma dimensao coletiva em

torno das questdes afetas as raridades.

2.1.2 A construcdo de identidades coletivas sobre raridades como fator de busca pela

implementacéo de direitos

No contexto brasileiro, 0 engajamento publico e a busca por melhores condi¢es de vida

se ddo por meio das associacOes de pacientes. No pais existem 191 associa¢Oes de pacientes
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https://www12.senado.leg.br/noticias/materias/2019/10/22/debatedores-cobram-aprimoramento-da-legislacao-
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com doencas raras, das quais 117 estdo presentes na rede social Facebook e, nesse rol, 100
paginas de associagdes estdo abertas ao publico em geral?*®. Os discursos veiculados sugerem
que o foco é, na maior parte dos casos, 0 acesso a medicamentos em detrimento da implantagédo
efetiva da Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras. Ademais, a
judicializacdo da saude é vista como algo pouco vantajoso para 0s pacientes, pois 0s maiores
beneficiados sdo as industrias farmacéuticas e os advogados?!4. A presenca de grupos de
associacfes de pacientes, tanto no cenario politico-institucional quanto nas midias sociais,
indica a existéncia de busca por voz. A finalidade é gerar visibilidade social para a causa.

O associativismo e 0s movimentos sociais constituem o0s sujeitos ativos e publicos de
uma sociedade civil modernizada, cuja democratizacdo opera tanto nos valores e praticas
sociais quanto nos subsistemas e praticas institucionais?'®. O movimento associativo de pessoas
com doencas raras e seus familiares estabelecem redes, expandem fronteiras identitarias e
ampliam limites geograficos. Isso tem contribuido para trazer a tona demandas por acesso a
salide e aos direitos sociais em uma rede de interacdes e interesses?:°,

A auséncia de efetividade de direitos dos pacientes com enfermidades raras coloca em
xeque ndo somente o direito a vida e a integridade pessoal, mas a extensdo pratica da
universalidade e da integralidade do sistema publico de salde. Isso porque as tensfes entre as
necessidades individuais dos pacientes e as demandas da coletividade marcam o desafio de
efetivar o direito a saude, tornando-se objeto de interesse do sistema juridico e da sociedade
civil.

Pacientes acometidos por doencas raras estdo mais suscetiveis as deficiéncias do sistema
publico de saude. A baixa incidéncia dessas enfermidades, se consideradas de modo isolado,

constitui fator que contribui para torna-los grupo vulneravel em satde?!’. Alias, a propria
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terminologia doengas raras é discutivel, por pressupor que todos os pacientes sdo identificados
por uma doenca especifica e diagndstico proprio, o que, na pratica, nem sempre acontece. Com
a utilizacdo do termo condicdes raras é possivel refletir sobre a inclusdo de pessoas que ndo
possuem diagnostico especifico e, mesmo assim, estdo inseridas no grupo de pessoas com
raridade®'®,

Pessoas com doencas raras sdo detentoras do direito a vida e fazem parte da sociedade.
O que as diferenciam é a condicéo especifica de vulnerabilidade. Além disso, a dispensacéo de
medicamentos para esses pacientes também possui conflitos existenciais e éticos. No periodo
de setembro de 2017 a junho de 2018, 16 pessoas vieram a ébito em virtude de complicacGes
envolvendo o fornecimento de medicamentos 6rfios pelo Ministério da Satde?®. Dentre os
afetados, a ativista da causa Margareth Maria Aradjo Mendes??°, acometida da doenca HPN,
faleceu em 26 de fevereiro de 2018, aos 45 anos, em virtude da suspensdo do fornecimento de
Eculizumab®?2L,

Além de Margareth Mendes, faleceram em decorréncia da suspensdo do fornecimento
dos medicamentos Orfaos Elaprase®, Aldurazyme®, Fabrazyme®, Myozyme® e
Eculizumab® pacientes de diversos Estados, como Sergipe, Ceara, Santa Catarina, Minas

Gerais, Par4, Paraiba, Sdo Paulo, Pernambuco e Paran&??.
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Durante esse periodo, a paciente Julia Vallier, acometida da sindrome hemolitico-
urémico atipico (SHUa)?2, conseguiu por meio de deciséo judicial o remédio para o tratamento
da doenca. Em depoimento afirma que “Fiquei trés meses internada. Vi meu corpo sucumbir.
Meu sangue ndo era mais meu, mas de muitos por causa da hemodiélise. Pessoas com a mesma
doenca morriam ao meu lado. Foi como estar na fila do abatedouro”??,

No Senado Federal tramita o PL n° 6550, de 20192%°, que visa a0 aumento da
conscientizacéo publica especifica sobre HPN e SHUa em todo o territdrio nacional. De acordo
com a propositura legislativa, as administracdes publicas federal, estaduais e municipais devem
desenvolver, com o apoio da sociedade civil, campanhas para o esclarecimento e a
conscientizacao publica sobre essas doengas, bem como sobre o direito universal a salde.

Nesse viés, a luta por reconhecimento € outro desafio a ser superado no plano das
relagdes sociais. Isso porque a falta de informagdes sobre enfermidades raras constitui fator de
fomento do preconceito e, até mesmo, da auséncia de maior engajamento social. No plano das
relacBes intersubjetivas, o respeito ao sujeito se assenta ndo apenas no reconhecimento juridico
de poder se orientar por normas morais abstratas, mas na propriedade concreta de merecer o
nivel de vida necessario para ter reconhecimento??®.

Desse modo, emergem tensdes sobre a consciéncia coletiva em torno das condigdes
raras, subjetividades e conflitos existenciais sobre o direito de permanecer vivo e de viver de
modo que o sofrimento e a dor sejam minimizados. O objeto da salude néo € apenas um dado

bioldgico bruto, tampouco um pardmetro que se alcance somente pelas mdos de médicos, pois
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a saude, em si, esta aninhada no paciente, no seu modo de vida, nas suas pretensdes, anseios e
expectativas, motivo pelo qual ha um elevado grau de envolvimento existencial®?’.

O problema assume inevitaveis contornos éticos. A indiferenca e o sofrimento a dor
alheia, bem como a incapacidade do eu abrir-se ao outro, constitui um problema ético que
também reflete um problema de cognicdo, pois a imaturidade que centra 0 eu em si mesmo, por
vezes, 0 cega®?®. As dores e os sofrimentos de pacientes sdo proprios, e a discussdo juridica é
evidenciada quando o tratamento medicamentoso é assegurado em termos normativos, e, na
pratica, ndo é disponibilizado.

Esses fatores colocam a tona o préprio humanismo, que tem como um de seus reflexos
constituir a expressdo de vida coletiva civilizada. Pelo principio juridico da dignidade humana,
que decola do pressuposto de que todo ser humano € um microcosmo, enxerga-se cada ser Como
um universo em si mesmo, um ser Unico, que, se é parte de um todo, é também um todo a
parte??°,

Cada paciente constitui um ser Gnico, com sentimentos, dores e necessidades proprias.
Esses sofrimentos, por vezes, causam comocdo coletiva. Em Conselheiro Lafaiete, regido
central de Minas Gerais, a populacdo se mobilizou em torno da causa de Jodo Miguel, crianga
acometida de AME. No primeiro semestre de 2019 foi arrecadado cerca de R$ 1 milh&o para a
aquisicdo do medicamento Spinraza® para 0 paciente. Houve a participagéo, inclusive, da
Policia Civil de Minas Gerais, que organizou, em 9 de junho de 2019, evento intitulado “Corrida
Pela Vida — Salve o Jodo Miguel” para arrecadar dinheiro para a compra do medicamento,
contando com a participacdo de mais de 500 inscritos?.

A campanha foi suspensa em 14 de julho e, em 30 de agosto de 2019, a crianga recebeu
a primeira dose do medicamento, fornecida pela Uni&o por meio de decisdo judicial®. Jodo

Miguel faleceu em 17 de outubro de 2019, em Belo Horizonte, Minas Gerais, e 0 pai da crianga
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foi condenado por estelionato, apds desviar mais de R$ 600 mil com recursos da campanha?®2,
Apos recuperar parte do montante desviado, a mée do paciente doou mais de R$ 146 mil para

233

obras no Hospital Sdo Camilo, em Conselheiro Lafaiete<>°, valor que também esta sendo

destinado para salvar vidas de pacientes infectados pelo coronavirus®*.

Campanhas como esta, baseadas em praticas fraternais, demonstram a preocupacgao
coletiva com o sofrimento alheio. Na fraternidade, parte-se do entendimento que o outro, de
certo modo, também ¢é um reflexo de dignidade pessoal®®®, com énfase na vida em comunh&o
com 0s irmé&os.

Nesse Vviés, o sistema social € caracterizado por um conjunto autorreprodutivo de
interagBes comunicativas que geram novas comunicages?®®. No sistema sanitario, essas
interacBes ocorrem ao se considerar que a doenca € a realidade e a saude é a sua reflexéo e
funcdo, sem a qual o sistema estaria fadado a estagnacdo e a incapacidade de se adaptar as
mudancas do seu entorno?’. No segmento de protecio dos direitos dos pacientes com doencas
raras, todos esses fatores coexistem, seja em uma dimens&o individual, do sujeito considerado
em si, seja na extensdo coletiva do problema.

No sistema juridico brasileiro, a violacdo aos direitos dos pacientes constitui uma
categorizacdo ainda ndo adotada de forma expressa. 1sso porque inexiste legislacdo nacional
especifica sobre o regramento de direitos dos pacientes?*®, Ndo ha no pais o reconhecimento
formal do direito a segunda opinido, direito de morrer com dignidade, sem sentir dor e de

escolher o local de sua morte, direito de acesso ao prontuério, direito a confidencialidade da

232 ALVIM, Carlos Eduardo. Pai que desviou dinheiro para tratamento do filho arrecadado em campanha é
condenado em MG. G1 Minas. 9 dez. 2019. Disponivel em: https:/gl.globo.com/mg/minas-
gerais/noticia/2019/12/09/pai-que-desviou-dinheiro-para-tratamento-do-filho-arrecadado-em-campanha-e-
condenado-em-mg.ghtml. Acesso em: 28 maio 2020.

233 ALVIM, Carlos Eduardo; FIUZA, Patricia. Mae de Jodo Miguel doa mais de R$ 100 mil para hospital de
Conselheiro Lafaiete, em Minas. G1 Minas. 6 maio 2020. Disponivel em: https://gl.globo.com/mg/minas-
gerais/noticia/2020/05/06/mae-de-joao-miguel-doa-mais-de-r-100-mil-para-hospital-de-conselheiro-lafaete-em-
minas.ghtml. Acesso em: 28 maio 2020.

234 MAC, Aissa. Coronavirus: com dinheiro de doagBes de Jodo Miguel, Lafaiete libera verba para hospital de
campanha. Estado de Minas. 4 jun. 2020. Disponivel em:
https://www.em.com.br/app/noticia/gerais/2020/06/04/interna_gerais,1153695/coronavirus-dinheiro-doacoes-
joao-miguel-lafaiete-libera-verba.shtml. Acesso em: 7 maio 2020.

235 MACHADO, Carlos Augusto Alcantara. A garantia constitucional da fraternidade: o constitucionalismo
fraternal. 2014. 272 f. Tese (Doutorado em Direito) - Pontificia Universidade Catdlica de Sdo Paulo, S&o Paulo,
2014.

23 TEUBNER, Gunther. O Direito como sistema autopoiético. Traducéo e Prefacio de José Engracia Antunes.
Imprenta: Lisboa, Fundagéo Calouste Gulbenkian, 1993.

23T SCHWARTZ, Germano. A autopoiese do sistema sanitario. Revista de Direito Sanitario, v. 4,n. 1, p. 50-53,
2003. Disponivel em: http://www.periodicos.usp.br/rdisan/article/view/82417. Acesso em: 2 jun. 2020.

238 A nivel estadual, Sdo Paulo, Mato Grosso, Rio de Janeiro, Parana, Espirito Santo e Distrito Federal possuem
legislagBes voltadas para o reconhecimento de direitos aos pacientes. OBSERVATORIO DIREITO DOS
PACIENTES. Legislacdo Nacional e Internacional. Brasilia, DF: Universidade de Brasilia, 2020. Disponivel
em: http://www.observatoriopaciente.com.br/legislacao-nacional-e-internacional/. Acesso em: 9 dez. 2019.
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informac&o pessoal, direito ao cuidado em saide com qualidade e seguranga e o direito de
participar da tomada de decisdo °. Desde 2016, tramita no Congresso Nacional o PL
5559/201624°, cujo objetivo é dispor sobre esses direitos. O projeto aguarda parecer da
Comissao de Constituicdo e Justica e de Cidadania.

Nota-se que a protecdo dos pacientes com doencas raras no ordenamento juridico
brasileiro congrega a promocao do respeito as diferencas e a aceitacdo de pessoas com doengas
raras, por meio da superacao de estigmas e preconceitos. De igual modo, abrange o direito ao

tratamento medicamentoso, matéria enfrentada pelo STF.

2.2 0 DIREITO AO ACESSO A MEDICAMENTOS ORFAOS NA JURISPRUDENCIA DO
SUPREMO TRIBUNAL FEDERAL

No Brasil, as discussdes sobre a dispensacdo de medicamentos estdo intimamente
relacionadas ao fendmeno da judicializacdo das demandas de salde e as limitagOes
orcamentarias do Estado. De acordo com o Conselho Nacional de Justica (CNJ), entre 2008 e
2017, o acréscimo de demandas de salde aumentou em 130% no pais, percentual superior ao
crescimento de processos judiciais em geral, que foi de 50%24.

Essas questdes causam controvérsias no ambito jurisdicional quando a demanda versa
sobre o fornecimento de medicamentos ndo previstos na lista do SUS e nos casos em que o0
remédio é de alto custo para o erario e ndo consta nas listas de medicamentos essenciais. A
Corte enfrentou essas matérias por meio dos RE n° 657.718 e 566.471. No primeiro julgado,
reconheceu a especificidade dos medicamentos 6rfaos. No segundo, admitiu, em casos
excepcionais, a possibilidade de fornecimento de medicamentos de alto custo pelo poder

publico.

239 ALBUQUERQUE, Alline. Violagdo aos Direitos dos Pacientes: analise da jurisprudéncia no Brasil. Revista
Direitos Fundamentais e Alteridade, v. 3, n. 1, p. 7-33, jan/jun.,, 2019. Disponivel em:
https://cadernosdoceas.ucsal.br/index.php/direitosfundamentaisealteridade/article/view/553. Acesso em: 10 dez.
2019.

240 BRASIL. Camara dos Deputados. Projeto de Lei 5559/2016. Dispde sobre os direitos dos pacientes e da outras
providéncias. Autoria: Pepe Vargas, Chico D'Angelo, Henrique Fontana. Data de Apresentacdo: 14 jun. 2016.
Ultima Acéo Legislativa: 26 nov. 2019. Comiss&o de Constituicio e Justica e de Cidadania.

Disponivel em: https://www.camara.leg.br/proposicoesWeb/fichadetramitacao?idProposicao=2087978. Acesso
em: 10 dez. 2019.

241 CONSELHO NACIONAL DE JUSTICA. Judicializacdo da Saude no Brasil: perfil das demandas, causas e
propostas de solugdo. Brasilia: Instituto de Ensino e Pesquisa-Insper, 2019.
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2.2.1 O reconhecimento da especificidade da concessao judicial de medicamentos 6rfdos no
Recurso Extraordinario n® 657.718

Em 17 de novembro de 2011, a controvérsia relativa a obrigatoriedade estatal de
fornecer, ou ndo, medicamento sem registrado na Anvisa teve sua repercussdo geral
reconhecida?¥?. Na origem, o caso se refere a uma demanda de obrigacéo de fazer proposta por
Alcirene de Oliveira em face do Estado de Minas Gerais. A paciente possuia doenca renal
crbnica, que evoluiu para hiperparatireoidismo. A demanda envolveu o fornecimento de
Mimpara 30mg (Cloridrato de Cinacalcete) durante o tratamento.

No periodo de sua propositura, embora o farmaco ja fosse registrado nas agéncias de
regulacao dos Estados Unidos (FDA) e da Unido Europeia (European Medicine Agency), ndo
havia registro junto a Anvisa e, por isso, ndo podia ser ofertado pelo SUS?*. Ao julgar a
demanda em 22 de maio de 2019, a Corte firmou a tese que o Estado ndo é obrigado, em regra,
a fornecer?** medicamento experimental®*® ou sem registro na Anvisa?4¢. De modo excepcional,
admitiu a possibilidade de concesséao judicial de medicamento sem registro no pais em duas
situacBes. No primeiro caso, quando ha mora irrazoavel da agéncia de regulacdo sanitaria em
analisa-lo. No segundo caso, quando envolver medicamentos 6rfdos voltados para as doencas

raras e ultrarraras. Em ambos, ha necessidade de registro do medicamento em renomadas

242 BRASIL. Supremo Tribunal Federal. Repercussio Geral no Recurso Extraordinario 657.718 Minas Gerais.
Saude — Medicamento — Falta de Registro na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria — Auséncia do Direito
assentada na Origem — Recurso Extraordinario - Repercussdo Geral — Configura¢do. Requerente: Alcirene
de Oliveira. Requerido: Estado de Minas Gerais. Relator: Min. Marco Aurélio. Plenério. 11 nov. 2011. Disponivel
em: http://redir.stf.jus.br/paginadorpub/paginador.jsp?doc TP=TP&docID=1983664. Acesso em: 10 jul. 2020.

243 O caso na origem foi extraido do voto do Ministro Lufs Roberto Barroso. Os contornos juridicos e o contexto

fatico sdo abordados de modo pormenorizado no voto.

244 A matéria é tdo sensivel que até mesmo o emprego das terminologias foi objeto de discusséo e ressalva pelos
Ministros. O termo que iria ser utilizado na fixacdo da tese era dispensar. Para evitar controvérsias e eventuais
davidas, o Ministro Ricardo Lewandowski sugeriu no fim da sessdo plenéria a mudanca para o termo fornecer, a
fim de facilitar a compreensdo do julgado. PLENO - ESTADO NAO E OBRIGADO A FORNECER REMEDIO
SEM REGISTRO NA ANVISA (2/2) - COM AUDIODESCRICAO. [S.1.: s.n.], 2019. 1 video (1 h 12 min 31 s).
Publicado pelo canal STF. 22 maio 2019. Disponivel em: https://www.youtube.com/watch?v=30DUtvth8pg.
Acesso em: 10 jul. 2020.

245 De acordo com a Instrucdo Normativa n° 45/2019, da Anvisa, considera-se medicamento experimental o
produto farmacéutico em teste, objeto do Dossié de Desenvolvimento Clinico de Medicamento (DDCM), a ser
utilizado no ensaio clinico com a finalidade de se obter informag@es para 0 seu registro ou pds-registro. ANVISA.
Instrucdo Normativa n° 45, de 21 de agosto de 2019. Dispde sobre as Boas Praticas de Fabricacdo complementares
a Medicamentos Experimentais. Didrio Oficial da Unido: edi¢do 162, se¢do 1, p. 91, 22 ago. 2019. Disponivel
em: portal.anvisa.gov.br/documents/10181/5389382/IN_45 2019 .pdf/5c8b3b4c-f138-4e47-96fa ca945452ecac.
Acesso em: 20 nov. 2019.

246 BRASIL. Supremo Tribunal Federal. Recurso Extraordinario n® 657.718. Requerente: Alcirene de Oliveira.
Requerido: Estado de Minas Gerais. Relator: Min. Marco Aurélio. Brasilia, 22 maio 2019. Disponivel em:
wwwe.stf.jus.br/portal/jurisprudenciaRepercussao/verAndamentoProcesso.asp?incidente=4143144&numeroProce
$s0=657718&classeProcesso=RE&numeroTema=500. Acesso em: 10 jul. 2020.


http://redir.stf.jus.br/paginadorpub/paginador.jsp?docTP=TP&docID=1983664
https://www.youtube.com/watch?v=3oDUtvtb8pg

59

agéncias de regulacdo no exterior e a inexisténcia de substituto terapéutico no pais. As
demandas devem ser propostas em face da Unido?*’.

O prazo legal para a analise de pedido do registro pela agéncia de regulacéo sanitaria é
de 365 dias®*®. Dessa forma, foi reconhecida a especificidade da concessdo judicial de
medicamentos Orfaos, os quais ndo necessitam do requisito de prévio pedido de registro.

A regra adotada em sede de repercusséo geral reflete a orientagdo do CNJ. Isso porque
dois enunciados da Il Jornada de Direito da Salde, realizada em 18 de marco de 2019, tratam
da dispensacdo de produtos e medicamentos experimentais. No Enunciado n° 06 perfilhou-se
que a determinacdo judicial de fornecimento de farmacos deve evitar os medicamentos ainda
ndo registrados ou em fase experimental. No mesmo sentido, o Enunciado n° 50 aduz a
impossibilidade de medidas judiciais de acesso a medicamentos e materiais ausentes de registro
na Anvisa ou deferidas medidas judiciais que assegurem acessos a produtos ou procedimentos
experimentais”?®°,

Os votos proferidos pelos Ministros sdo marcados por uma diversidade argumentativa.
Foram abordadas questdes sobre a eficacia e a seguranca dos medicamentos, a concretizacao
dos direitos sociais e 0s desafios orcamentarios impostos aos estados e municipios nas
demandas de salde. A relatoria ficou a cargo do Ministro Marco Aurélio. A tese proposta pelo
mesmo em 2016 considerava que o registro de medicamento é condicdo inafastavel para a
obrigac&o do Estado de fornecer medicamentos®°. O principal fundamento baseia-se no fato de

que o art. 12 da Lei n°6.360, de 19762%! proibe a venda e a circulacio de insumos farmacéuticos,

247 Em 5 de novembro de 2019, o RE 657.718 foi concluso ao Redator Ministro Luis Roberto Barroso. Até o
momento, o acérddo ndo foi publicado.

248 Prazo previsto no art. 17-A, 82°, 1l da Lei n° 6.320/1976, apds acréscimo feito pelo art. 2°, §2°, 11 da Lei n°
13.411/2016. BRASIL. Lei n° 13.411, de 28 de dezembro de 2016. Altera a Lei n° 6.360, de 23 de setembro de
1976, que dispde sobre a vigilancia sanitaria a que ficam sujeitos 0s medicamentos, as drogas, 0s insumos
farmacéuticos e correlatos, cosméticos, saneantes e outros produtos, e da outras providéncias, e a Lei n® 9.782, de
26 de janeiro de 1999, que define o Sistema Nacional de Vigilancia Sanitaria, cria a Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitéria, e da outras providéncias, para dar transparéncia e previsibilidade ao processo de concessao e
renovagao de registro de medicamento e de alteracéo pos-registro. Diario Oficial da Uni&o: secédo 1, p. 4, 29 dez.
2016. Disponivel em: http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_At02015-2018/2016/Lei/L13411.htm. Acesso em:
15 jul. 2020.

249 CONSELHO NACIONAL DE JUSTICA. Enunciados da I, Il e Ill Jornadas de Direito da Salde do
Conselho Nacional de Justi¢a. Enunciados n° 06 e 50 do CNJ. Brasilia, DF: Conselho Nacional de Justica, 2019.
18 mar. 2019. Disponivel em: https://www.cnj.jus.br/wp-
content/uploads/2019/03/e8661¢101b2d80ec95593d03dc1fld3e.pdf. Acesso em: 10 jul. 2020.

250 BRASIL. Supremo Tribunal Federal. Voto do relator no 657.718. Voto Ministro Marco Aurélio. 2016.
Disponivel em: http://www.stf.jus.br/arquivo/cms/noticiaNoticiaStf/anexo/RE657718.pdf. Acesso em: 11 jul.
2020.

251 BRASIL. Lei n. 6.360, de 23 de setembro de 1976. Dispde sobre a Vigilancia Sanitaria a que ficam sujeitos os
Medicamentos, as Drogas, 0s Insumos Farmacéuticos e Correlatos, Cosméticos, Saneantes e Outros Produtos, e
da outras Providéncias. Diario Oficial da Unido: secdo 1, p. 12647, 24 set. 1976. Disponivel em:
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/leis/I6360.htm. Acesso em: 10 jul. 2020.
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inclusive os importados, que ndo possuam registro sanitario no pais. O relator manteve a sua
tese na integra na sessao de julgamento, ndo admitindo a possibilidade de excecéo.

Esse entendimento ndo foi seguido pelo Plenéario®®. Os pardmetros aceitos para a
fixacdo da tese foram os delineados pelo Ministro Luis Roberto Barroso. Na sua argumentacéo
destaca de modo incisivo a peculiaridade existente no fornecimento de medicamentos para
pacientes com doencas raras. Considera que a chancela judicial de remédios ndo registrados na
Anvisa acarreta consequéncias juridicas indesejaveis. Isso porque provoca-se profunda
desorganizacdo financeira e administrativa aos entes federativos, por envolver deslocamento
orcamentario. Além disso, criam-se beneficios para atuacGes oportunistas de empresas
farmacéuticas, em especial, no caso de doencas raras, por instituir pela via judicial um mercado
paralelo no fornecimento de medicamento no Brasil?®.

Nesse sentido, ha indissociabilidade entre doencas raras e medicamentos 6rfaos no
contexto dos interesses de mercado e judicializacdo da vida. O julgado é historico e de grande
relevancia pratica. Com base no seu caréater vinculante foi indeferido, por exemplo, pedido de
fornecimento de medicamento experimental para paciente no municipio de Tavares, no Rio
Grande do Sul, contribuindo-se para a celeridade do sistema judicial na tomada de decisdes®>*.

Contudo, a decisdo ndo estd imune as criticas. Se por um lado estabeleceu critérios
diferenciados na concessao judicial de drogas orfas, por outro, ndo dispds sobre a modulagéo
dos efeitos. Cria-se uma lacuna de ordem processual no tocante aos processos judiciais que se
encontram, por exemplo, em execucdo na Justica Comum. Outro aspecto € a controveérsia no
reconhecimento imediato ou ndo da ilegitimidade passiva dos Estados e Municipios nas
demandas dessa natureza®®. Os pardmetros de aplicabilidade ainda ndo foram explicitados pela
Corte, de modo que essa necessidade ocorre por questdes de seguranca juridica.

252 0 Gnico ministro que ao votar seguiu o entendimento do relator foi Dias Toffoli. Os demais reconheceram a
necessidade de se estabelecer excegles a regra. Na sessdo estava ausente o Ministro Celso de Mello, por raz6es
justificadas.

23 BARROSO, Luis Roberto. Recurso Extraordinario 657.718 Minas Gerais. Direito Constitucional. Recurso
Extraordinario com Repercussao Geral. Medicamentos nao registrados na Anvisa. Impossibilidade de dispensacéo
por decisdo judicial, salvo mora irrazoavel na apreciacdo do pedido de registro. Voto Ministro Barroso. out. 2016
(834).  Disponivel em:  http://www.luisrobertobarroso.com.br/wp-content/uploads/2016/10/RE-657718-
Medicamentos-sem-registro-Anvisa-versa%CC%83o-final.pdf. Acesso em: 20 nov. 2019.

25 MASSAU, Guilherme Camargo; BICA, Carolina Polvora. Apontamentos sobre o direito & satide e um breve
estudo de caso: a aplicagdo da decisdo do RE 657.718 do Supremo Tribunal Federal em uma demanda por salde
na cidade de Tavares — RS. Revista Direito em Debate, v. 28, n. 52, p. 106-114, 2019. Disponivel em:
https://www.revistas.unijui.edu.br/index.php/revistadireitoemdebate/article/view/9701. Acesso em: 11 jul. 2020.
25 SANTOS, Ana Paula Ferreira dos. O fornecimento de medicamentos sem registro na Anvisa pelo poder publico
por forca de deciséo judicial ap6s o julgamento do Tema 500 pelo Supremo Tribunal Federal. Cadernos Ibero-
Americanos de Direito Sanitario, Brasilia, v. 8, n. 4, p. 27-44, 2019. Disponivel em:
https://www.cadernos.prodisa.fiocruz.br/index.php/cadernos/issue/view/34/68. Acesso em: 10 jul. 2020.
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A saude é direito fundamental da coletividade e dever do Estado. A responsabilidade
para a sua concretizacdo € solidaria entre os entes federativos. A matéria € relevante também
pelos reflexos na assisténcia terapéutica e na conducdo de politicas publicas de controle
sanitario, motivo pelo qual h4 uma abordagem interinstitucional entre atuacdo do Poder
Judiciario e atribuicdes da Anvisa?®®.

De tal modo, o STF tem a incumbéncia de ndo somente garantir a forca normativa e a
efetividade da Constituicao, mas, sobretudo, se ater as consequéncias praticas das suas decisoes.
Em termos legais, esse argumento é reforcado pelo proprio consequencialismo juridico®’.
Somado a esse julgado, a Corte ainda teve de enfrentar outro tema t&o controvertido quando o
dos medicamentos sem registro, qual seja, a obrigagéo estatal de fornecer medicamentos de alto

custo.

2.2.2 O paradoxo do fornecimento de medicamentos de alto custo no Recurso Extraordinario
566.471

Em 15 de novembro de 2007, o STF reconheceu, por unanimidade, a existéncia de
repercussao geral sobre o dever do Estado de fornecer medicamento de alto custo a portador de
doenca grave que ndo possui condicdes financeiras para compra-lo®®. Na origem, o caso se
refere a acdo de obrigacdo de fazer proposta por Carmelita Anunciada de Souza em face do
Estado do Rio Grande do Norte, visando a obtencdo de Sildenafil 50mg, cujo custo a época era
superior a R$ 20 mil por caixa. A paciente possuia miocardia isquémica e hipertensdo pulmonar
arterial, e alegava ndo possuir condi¢fes financeiras para arcar com 0 medicamento. O
recorrente alega nao ser interesse do Estado utilizar recursos publicos para atender apenas a um

cidad3o, mas destina-los em politicas pablicas de satide em beneficio da coletividade?®.

26 LAZARI, lgor de; DIAS, Sergio; BOLONHA, Carlos. Medicamentos sem registros na ANVISA: uma
abordagem institucional. Revista Brasileira de Politicas Publicas, Brasilia, v. 8, n. 3, p. 394-408, 2018.
Disponivel em: https://www.publicacoesacademicas.uniceub.br/RBPP/article/view/4736. Acesso em: 10 jul.
2020.

257 De acordo com o art. 20 da Lei de Introducdo as Normas do Direito Brasileiro (LINDB), nas esferas
administrativa, controladora e judicial, ndo se decidira com base em valores juridicos abstratos sem que sejam
consideradas as consequéncias préaticas da decisdo. BRASIL. Decreto-lei n° 4.657, de 4 de setembro de 1942.
Lei de Introducédo as normas do Direito Brasileiro. Disponivel em: http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/decreto-
lei/del4657compilado.htm. Acesso em: 11 jul. 2020.

258 O RE 566.471 é 0 Tema 6 da Tese de Repercussio Geral. BRASIL. Supremo Tribunal Federal. Recurso
Extraordinario 566471-RN. Recorrente: Estado do Rio Grande do Norte. Recorrido: Carmelita Anunciada de
Souza. Relator: Min. Marco  Aurélio. Brasilia, 28 set.  2016. Disponivel  em:
http://www.stf.jus.br/portal/processo/verProcesso Detalhe.asp?incidente=2565078. Acesso em: 12 jul. 2020.

29 O caso na origem foi extraido do voto do Ministro Luis Roberto Barroso.
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O RE 566.471 foi pautado para julgamento de mérito na sessao realizada em 11 de maio
de 2020. Na ocasido, prevaleceu o entendimento que, nos casos de remédios de alto custo néo
disponiveis no SUS, o Estado pode ser obrigado a fornecé-los, desde que comprovadas a
extrema necessidade do medicamento e a incapacidade financeira do paciente e de seus
familiares na sua aquisicdo. Considerou-se ainda que o Estado ndo pode ser obrigado a fornecer
farmacos ndo registrados na Anvisa. O Tribunal negou provimento ao recurso e deliberou fixar

a tese de repercussdo geral em momento posterior?®°

sobre 0 mesmo tema?26?,

. A decisdo atinge mais de 42 mil processos

A relatoria também ficou a cargo do Ministro Marco Aurélio. No voto, sustenta que a
satde engloba o acesso a medicamentos e constitui bem vinculado a dignidade humana. Para
fins de fixacdo da tese, propde que o reconhecimento do direito individual ao fornecimento,
pelo Estado, de remédio de alto custo ndo incluido na Politica Nacional de Medicamentos ou
em Programa de Medicamentos de Dispensacdo em Carater Excepcional, depende da
comprovacdo da imprescindibilidade, da impossibilidade de substituicdo do farmaco e da
incapacidade financeira do enfermo e dos membros da familia, respeitadas as disposi¢fes de
alimentos dos 1.694 a 1.710 do Cddigo Civil??.

Nessa perspectiva, para que um medicamento possa ser fornecido, faz-se necessaria a
comprovacao da hipossuficiéncia financeira do postulante e, também, dos seus parentes®®, Isso
porque, para o Ministro, os deveres familiares de solidariedade precedem a responsabilidade
estatal, de modo que o poder publico atua de maneira subsidiaria, a depender do grau de

capacidade financeira familiar.

260 Até 0 momento ndo houve a fixacio da tese de repercussio geral. Além disso, somente foram identificados os
votos dos Ministros Marco Aurélio, Luis Roberto Barroso, Edson Fachin e Gilmar Mendes. Em sesséo virtual
realizada em 28 de agosto de 2020, o Ministro Gilmar Mendes pediu vista dos autos. BRASIL. Supremo Tribunal
Federal. RE/566471 - RECURSO EXTRAORDINARIO. 28 ago. 2020. Disponivel em:
http:/imwww.stf.jus.br/portal/diarioJustica/verDiarioProcesso.asp?numDj=228&dataPublicacaoDj=15/09/2020&in
cidente=2565078&codCapitulo=2&numMateria=24&codMateria=12. Acesso em: 30 ago. 2020.

261 BRASIL. Supremo Tribunal Federal. Estado néo é obrigado a fornecer medicamentos de alto custo ndo
registrados na lista do SUS (atualizada). 11 mar. 2020. Disponivel em:
http://www.stf.jus.br/portal/cms/verNoticiaDetalhe.asp?idConteudo=439095&caixaBusca=N. Acesso em: 12 jul.
2020.

262 BRASIL. Supremo Tribunal Federal. Recurso Extraordinario 566.471 Rio Grande do Norte. Voto Ministro
Marco Aurélio. 2016. Disponivel em: http://www.stf.jus.br/arquivo/cms/noticiaNoticiaStf/anexo/RE566471.pdf.
Acesso em: 13 jul. 2020.

263 Em sentido contrario, Ramiro Nobrega Sant’ Ana, pesquisador vencedor do Prémio de Tese da Capes de 2018
na area de Direito, destaca que a construcdo interpretativa de se instituir a incapacidade financeira como
pressuposto para se pleitear a assisténcia farmacéutica ndo encontra base constitucional clara, assim como néo se
sustenta na propria organizacdo legal e administrativa do SUS. Ver SANT'ANA, Ramiro Nobrega. A
judicializagdo como instrumento de acesso a saude: propostas de enfrentamento da injustica na satde publica.
2017. 455 f. Tese (Doutorado em Direito). Programa de Mestrado e Doutorado em Direito do Centro Universitario
de Brasilia (UniCEUB). Brasilia: UniCEUB, 2017.
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Essa tese é questionada de modo pontual no voto do Ministro Barroso. Embora
reconhega que a incapacidade financeira do requerente constitui requisito para a concesséo
judicial de medicamento, Barroso sustenta que a impossibilidade de custeio deve ser do
paciente, e ndo de seus familiares. O fundamento baseia-se no fato de que o principio da
solidariedade familiar ndo pode ser utilizado como parametro de limitagdo de medidas judiciais
nos casos em que ascendentes, descendentes e colaterais ndo sejam capazes de arcar com a
prestacdo de saude. Caso contrario, estaria se concretizando uma inadmissivel interferéncia
estatal nas relagcdes privadas, em especial, na esfera de autonomia e de reconhecimento de
direitos, tornando a assisténcia farmacéutica dependente da expressa recusa dos familiares do
paciente em custear o farmaco solicitado?®*,

O Ministro Edson Fachin apresenta contribuicdo para fins de fixacdo da tese de
repercussao geral. Para 0 mesmo, héa direito subjetivo as politicas publicas de assisténcia a
salde, de modo que a omissdo ou falha na prestacdo desses servicos, quando injustificada a
demora em sua implementacéo, configura violagdo a direito individual liquido e certo?®,

O Ministro Gilmar Mendes?®®, na conclusio do seu voto, assenta que o fato de um
medicamento ser de alto custo e destinado a tratar doencas raras ndo tem o conddo de liberar o
Estado de estabelecer politicas publicas para atendimento da pequena parcela da populacdo
atingida. Ao contrario, destaca que as dificuldades de mercado no acesso a medicamentos
demandam a agdo estatal conjunta a fim de concretizar o direito constitucional & saide®®’.

O recurso refere-se exclusivamente ao fornecimento de medicamentos. No entanto, as
nuances argumentativas presentes nos votos demonstram que a matéria objeto de discussao
transcende o tema. Busca-se, na esséncia, definir os contornos judiciais do direito a salde a
partir da discussdo sobre os limites da atuacdo do Poder Judiciario na efetividade dos direitos

sociais de carater prestacional, a exemplo do direito a saude.

264 BARROSO, Luis Roberto. Medicamentos de Alto Custo. Recurso Extraordinario 566.471 Rio Grande do
Norte. Voto Ministro Barroso. 2016. (848). Disponivel em: http://www.luisrobertobarroso.com.br/wp-
content/uploads/2016/10/RE-566471-Medicamentos-de-alto-custo-versa%CC%830-final.pdf. Acesso em: 13 jul.
2020.

265 O voto do Ministro Edson Fachin ndo consta sitio institucional do STF. O voto foi identificado no site Consultor
Juridico, em documento intitulado RESUMO - VOTO RE 566.471. Em raz&o disso, ndo ha como afirmar com
precisdo se o voto é completo ou ndo. RESUMO - VOTO RE 566.471. Consultor Juridico. Disponivel em:
https://www.conjur.com.br/dl/resumo-voto-fachin-re-566471.pdf. Acesso em: 13 jul. 2020.

266 O Ministro Gilmar Mendes, na argumentacdo do seu voto, tece uma analise comparada do sistema tributério
brasileiro no segmento de medicamentos com o de outros paises. Destaca que a Australia, Canada e Reino Unido
ndo preveem nenhuma incidéncia tributaria indireta sobre medicamentos que requerem prescricdo e que paises
como Franga, Estados Unidos e Japao taxam a partir das seguintes aliquotas, respectivamente, 2,1%, de 0a9,775%
e 5%. Disponivel em: https://www.conjur.com.br/dl/voto-ministro-gilmar-mendes.pdf. Acesso em: 13 jul. 2020.
267 BRASIL. Supremo Tribunal Federal. Recurso Extraordinario 566.471 Rio Grande do Norte. Voto Ministro
Gilmar Mendes. [2020]. Disponivel em: https://www.conjur.com.br/dl/voto-ministro-gilmar-mendes.pdf. Acesso
em: 13 jul. 2020.
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Na pratica, a matéria se apresenta como uma resposta ou uma tentativa para solucionar
a dificil equacéo entre a garantia de acesso a salde e a extensdo da prdpria universalidade do
SUS. Em virtude da repercussdo préatica, da complexidade e dos impactos sociais, a matéria
constitui um dos tipicos hard cases, assim como foram os julgamentos de casos envolvendo
pesquisas com células tronco embrionarias e a interrupgdo da gestacdo de fetos anencefalicos.

H& anos os membros da Corte tém contato direto com a questdo. Em 23 de outubro de
2017, a Ministra Carmem LUcia, que exercia a época a presidéncia do Tribunal, recebeu em seu
gabinete representantes do Movimento Minha Vida Ndo Tem Preco, formado por associa¢des
de familiares e pessoas com doengas graves e raras?®®. O intuito dos representantes na reunido
era solicitar a retomada do julgamento conjunto dos RE 657718 e 566471, visto que 0s
processos tiveram julgamento suspenso apos pedido de vista do Ministro Teori Zavascki, feito
em 28 de setembro de 2016%%°,

Nesse sentido, a sensibilidade da matéria faz com que alguns casos levem anos para
serem decididos. Além disso, a no¢do de que o julgamento pelas cortes ocorre somente com
base nos textos normativos, nos precedentes ou na dogmatica juridica precisa ser superada, na
medida em que a ideologia e a subjetividade tém uma participacdo relevante no processo
decisério dos magistrados, em especial, nos casos dificeis, em que ha maior indeterminacdo do
direito?’°,

E justamente em raz&o da falta de critérios determinados e seguros para a tomada de
decisbes que os problemas de salde se tornam controvertidos na esfera judicial. Constitui um
paradoxo relegar ao Poder Judiciario a implementacdo das politicas publicas de assisténcia
terapéutica, o que inclui o fornecimento de farmacos de alto custo, quando essa conformagéo
deveria ocorrer, em primeiro plano, na via administrativa.

O elevado quantitativo de demandas judiciais, associado ao consequente deferimento

dos pedidos, faz com que haja interferéncia na racionalidade das a¢des governamentais®’*.

268 BRASIL. Supremo Tribunal Federal. Presidente do STF recebe movimento pelo acesso a medicamentos de
alto custo. 23 out. 2017. Disponivel em:
http://www.stf.jus.br/portal/cms/verNoticiaDetalhe.asp?idConteudo=359768. Acesso em: 13 jul. 2020.

269 BRASIL. Supremo Tribunal Federal. Pedido de vista adia julgamento sobre acesso a medicamentos de alto
custo por via judicial. 28 set. 2016. Disponivel em:
http://www.stf.jus.br/portal/cms/verNoticiaDetalhe.asp?idConteudo=326275&caixaBusca=N. Acesso em: 13 jul.
2020.

20 MELLO, Patricia Perrone Campos. “A vida como ela é”: comportamento estratégico nas cortes. Revista
Brasileira de Politicas Publicas, Brasilia, v. 8, n. 2, p.688-718, 2018. Disponivel em:
https://www.publicacoesacademicas.uniceub.br/RBPP/article/view/5481. Acesso em: 14 jul. 2020.

211 A questdo também possui reflexos econémicos. O problema recai sobre 0 acesso ao sistema judiciario quando
o foco deveria ser colocado na possibilidade de usar e gozar dos direitos, que sdo, em grande medida, 0 que as
pessoas realmente desejam. Nesse sentido, ver GICO JUNIOR, Ivo Teixeira. A natureza econdmica do direito e
dos tribunais. Revista Brasileira de Politicas Publicas, Brasilia, v. 9, n. 3 p.12-39, 2019. Disponivel em:
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Dessa forma, os deferimentos dessas demandas necessitam de uma cautelosa analise pelo
proprio Poder Judiciério. Deve-se ainda conferir & Administracdo Puablica a oportunidade de
demonstrar a progressividade na implantacdo da prestacao de salde requerida, 0 que congrega
planejamento, execucdo e a situacdo peculiar do requerente ao ser inserido no respectivo
programa ou servico sanitario concedido?’2,

Por outro lado, diante da precarizacao dos servigos, a judicializacdo acaba também por
constituir um meio legitimo e democréatico para a garantia de direitos aos cidaddos?’®. Para
doencas raras, a judicializacdo representa a busca na aplicacéo de critérios técnicos e cientificos
adequados, bem como de cuidados baseados em valor?’.

Hoje, a salde no pais tem como desafio a disponibilizacdo a sociedade de medidas
juridicas, politicas, processuais e institucionais eficazes. Essas medidas assumem uma
dimensdo conceitual clara, por vincular-se justamente aos valores da liberdade e da
personalidade como instrumento de sua concretizagdo?”. Para além do vinculo com o direito a
vida, a saude encontra-se atrelada a garantia da integridade fisica do ser humano, ambas
posicdes juridicas de fundamentalidade indiscutivel?’®.

Com efeito, na definicdo dos seus contornos, a dignidade humana, solidariedade,
isonomia, eficiéncia, dnus da prova, prioridade de ac¢des coletivas e necessidade de aumento do
didlogo interinstitucional invariavelmente devem fazer parte dos pardmetros normativos a
serem enfrentados pelo STF no RE 566.47127". Ainda persiste, portanto, o paradoxo juridico do
dever estatal de fornecer medicamentos de alto custo. Apesar disso, 0 pais tem avancado na

formacédo de bases regulatérias.
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22 CARDOSO, Henrique Ribeiro. O Paradoxo da Judicializagdo das Politicas Publicas de Salde no Brasil:
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2.3 A ATIVIDADE REGULATORIA DA ANVISA NO AMBITO DOS MEDICAMENTOS
ORFAOS

Os dilemas em torno do acesso a medicamentos Orfdos também existem sobre os
aspectos regulatérios. A morte dos 16 pacientes entre setembro de 2017 a junho de 2018
decorreu, em grande medida, por impasses entre 0 Ministério da Salde e a Anvisa. 1sso porque
a fase final do processo de compra dos medicamentos foi paralisada porque a distribuidora
vencedora do procedimento licitatério teve a licenca de importacdo negada pela agéncia
reguladora?’®,

Em nota, a Anvisa sustentou que a Unica participacdo no processo de aquisi¢do de
medicamentos pelo poder publico é autorizar a importacdo quando a fabricacdo nédo € feita no
Brasil. Todavia, nas licitacdes realizadas durante esse periodo, foi verificado que nao constava
a Declaragéo do Detentor do Registro (DDR), documento relevante para a garantia de que o
medicamento néo ¢ falsificado?’®. Apds esse episddio, o pais tem avancado na formagcéo de

bases regulatorias sobre medicamentos orfaos.

2.3.1 A dimensdo regulatéria do acesso a medicamentos 6rfaos

Até 2017, ndo havia no pais regulamentacéo especifica para anuéncia de ensaios clinicos
e para a certificacdo de boas praticas de fabricacdo envolvendo medicamentos para doencas
raras. Por meio da Resolucdo da Diretoria Colegiada (RDC) n° 205/2017, da Anvisa, o Brasil
estabelece, pela primeira vez, regras para o registro sanitario de novos medicamentos 6rfios?°.
Na prética, a normativa trouxe disposi¢cdes que flexibilizaram o processo de avaliacdo e
registro. Passou a ser permitida a apresentacdo de dados adicionais sobre o produto em

momento posterior a concessao do registro, 0 que ndo é possivel fora do contexto das doencas

278 BRASIL. Ministério da Salde. Ministério da Saude adota medidas para garantir oferta de medicamentos
para doencas raras. 7 mar. 2018. Disponivel em: https://www.saude.gov.br/noticias/agencia-saude/42719-
ministerio-da-saude-adota-medidas-para-garantir-oferta-de-medicamentos-para-doencas-raras. Acesso em: 19 jul.
2020.

29 ANVISA. A Anvisa e a falta de medicamentos para doencas raras. 9 mar. 2018. Disponivel em:
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medicamentos-para-doencas-raras/219201?p_p_auth=TsZxp2gj&inheritRedirect=false. Acesso em: 29 abr. 2020.
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raras. A exigéncia estatuida na resolucdo é a de que haja assinatura de termo de compromisso
entre a agéncia de regulacdo e a empresa solicitante como medida de manutencdo da eficacia e
qualidade do produto.

Além disso, no caso de medicamentos 0rfaos ja registrados em outros paises, deve ser
apresentado relatorio técnico de avaliagdo do medicamento emitido pelas respectivas
autoridades reguladoras internacionais. Caso o produto seja importado, autoriza-se a supressao
do controle de qualidade no Brasil, desde que o teste tenha sido realizado pelo fabricante e seja
comprovada a manutencao de qualidade do transporte do medicamento.

Nos ultimos anos o pais teve recorde de aprovacdo de produtos nesse segmento. Em
2019, a Anvisa aprovou o registro de 21 drogas 0rfas e anuiu a realiza¢do de 30 ensaios clinicos
para doencas raras?!. Isso é um indicativo de que a especificidade dessas doengas tem sido
reconhecida na dimenséo regulatéria.

E valido destacar ainda que as discussdes sobre 0 uso e autoriza¢io de disponibilidade
de medicamentos sem registro estéo presentes no contexto brasileiro antes mesmo da aprovacao
da RDC n° 205/2017. Isso porque tem tramitado projetos de lei voltados, de modo exclusivo, a
assisténcia farmacéutica no campo das doencas raras.

Na Camara dos Deputados, por exemplo, tramita o PL n°4.818/2016, que autoriza 0 uso
de farmacos, substancias quimicas, produtos bioldgicos e correlatos ainda em fase experimental
e ndo registrados, para pacientes com doencas graves ou raras?®?. A justificativa esta no fato de
gue tanto as doencas graves, como as raras, s80 moléstias para as quais 0s tratamentos
medicamentosos sdo escassos, ineficientes e voltados apenas para 0s sintomas, e ndo para a
cura da enfermidade.

O fundamento juridico elencado para a existéncia de lei com esse regramento se baseia
no primado da autonomia humana, no direito fundamental da liberdade e da manifestacédo da
vontade individual como integrantes da garantia da saude. De modo similar, 0 PL n®5.998/2016

objetiva estabelecer critérios diferenciados e prazos mais curtos para a avaliacdo e a

21 ANVISA. Recorde de medicamentos aprovados para doencas raras. 28 fev. 2020. Disponivel em:
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guimicas, produtos biolégicos e correlatos ainda em fase experimental e ndo registrados, por pacientes com
doengas graves ou raras. Autora; Mariana Carvalho. Brasilia, DF: 2016. Disponivel em:
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incorporacéo de medicamentos 6rfios ao pais?®3. Ambos os projetos receberam, em junho de
2019, parecer favoravel a aprovacio pela Comissio de Seguridade Social e Familia?®,

O grande desafio que recai sobre o fornecimento desses medicamentos é envolver todos
0s interessados no processo — participantes de ensaios clinicos, laboratdrios farmacéuticos e
poderes publicos, cujos interesses podem ser convergentes, mas ndo necessariamente iguais, a
fim de alcancar o equilibrio entre os riscos e os beneficios assumidos?®.

Um bom exemplo de medicamento que necessita de maiores discussdes sob o0 ponto de
vista dos riscos é o Zolgensma®. Além de ser o mais novo medicamento 6rfao aprovado no
pais, o seu alto custo, estimado em R$ 12 milhdes, gera tensdes entre incertezas, em relagdo ao
custo-beneficio, e 0 acesso efetivo do produto pelos pacientes.

2.3.2 O processo regulatério de medicamentos 6rfaos na perspectiva das incertezas: o caso
Zolgensma®

O Zolgensma® é um produto de terapia génica voltado ao tratamento de pacientes
infantis de até dois anos acometidos por AME tipo 1. O medicamento, cuja patente pertence a
AveXis Inc, integrante do grupo suigo Novartis, obteve registro na Anvisa em 14 de agosto de
2020. A agéncia concedeu certificacao de boas praticas de fabricacdo do produto com validade

de dois anos e registro com vencimento até agosto de 202528, No total, foram 149 dias Gteis de

283 BRASIL. Camara dos Deputados. Projeto de Lei n® 5.998, de 2016. Acrescenta 0 §3° ao art. 19-Q da Lei n°
8.080, de 19 de setembro de 1990, para prever critérios diferenciados para a avaliacdo e a incorporacdo de
medicamentos 6rfaos, destinados ao tratamento das doengas raras. Autora: Mariana Carvalho. Brasilia, DF: 2016.
Disponivel em:
https://www.camara.leg.br/proposicoesWeb/prop_maostrarintegra?codteor=1484634&filename=Despacho-
PL+5998/2016-19/08/2016. Acesso em: 23 fev. 2020.

284 BRASIL. Camara dos Deputados. Comissdo de Seguridade Social e Familia. 3 jun. 2019. Disponivel em:
https://www.camara.leg.br/proposicoesWeb/prop_mostrarintegra;jsessionid=37C9BEEEFC6C57EC7DDBEE2E
45708997 .proposicoesWebExternol?codteor=1768574&filename=Tramitacao-PL+3302/2015. Acesso em: 23
ago. 2020.

285 Nesse sentido, Sueli Gandolfi Dallari, pesquisadora de referéncia no Direito Sanitario, sustenta que o campo
das doengas raras necessita de um compromisso ético que perpasse pela existéncia de maiores debates publicos,
inclusive, sobre aspectos regulatorios. Sobre o tema, ver DALLARI, Sueli Gandolfi. Fornecimento do
medicamento p6s-estudo em caso de doencas raras: conflito ético. Revista Bioética, v. 23, n. 2, p. 256-266, 2015.
Disponivel em: https://www.scielo.br/pdf/bioet/v23n2/1983-8034-hioet-23-2-0256.pdf. Acesso em: 2 set. 2020.
286 ANVISA. Resolugdo- RE n° 3.061, de 14 de agosto de 2020. Aprova registro sanitario de produto de terapia
avangada Zolgensma® (Onasemnogeno Abeparvoveque). Diario Oficial da Unido: edicdo 157, se¢do 1, p. 91, 17
ago. 2020. Disponivel em:
https://pesquisa.in.gov.br/imprensa/jsp/visualiza/index.jsp?data=17/08/2020&jornal=515&pagina=91.  Acesso
em: 22 set. 2020.
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avaliacdo, desde a submissdo dos documentos pela solicitante & Anvisa até a publicacdo do
deferimento final de concesséo do registro, que se deu em 17 de agosto de 20202’

No contexto internacional, o processo regulatorio teve inicio em 2011, com a solicitacdo
de licenca para a analise da FDA. Em 30 de setembro de 2014, o medicamento foi designado
como orfao e, em 31 de maio de 2020, obteve aprovacdo da agéncia estadunidense de
regulacio®®. Na Europa, a requerente AveXis Inc apresentou a European Medicines Agency
(EMA\) pedido de autorizacdo de inser¢do do Zolgensma® no mercado em 9 de outubro de
2018. A designacdo de medicamento 6rfdo se deu em 19 de junho de 2015, e a aprovacéo foi
feita em 18 de maio de 2020%°.

Esses processos regulatorios ndo estiveram imunes as criticas. No Estados Unidos, por
exemplo, meses apos a aprovacao do medicamento, a AveXis Inc informou a FDA a existéncia
de falhas no processamento de dados envolvendo testes com animais, os quais sao realizados
na fase pré-clinica dos estudos. Em nota, a agéncia sustentou que a AveXis Inc tinha ciéncia do
problema na manipulacdo de dados antes mesmo da aprovacdo, e que, por isso, adotara as
medidas apropriadas ao caso. Em rela¢do ao produto em si, decidiu manter o registro sob o
argumento de que a analise de dados clinicos é periodica e, também, que ndo houveram
prejuizos nos resultados positivos que sustentam o perfil de risco e beneficio dos estudos em
seres humanos?%.

Nesse viés, as fragilidades nos ensaios clinicos demonstram que o risco esta presente no
desenvolvimento de medicamentos pediatricos. Isso decorre, em grande medida, pela omissédo
informacional aos consumidores desses produtos e, também, pelo fato de os protocolos médicos
envolvendo menores de idade serem negligenciados pela falta de regulamento exaustivo,

inclusive, no Brasil®®..

287 ANVISA. Aprovado registro de produto de terapia génica. Produto é indicado para o tratamento da
atrofia muscular espinhal. 17 ago. 2020. Disponivel em: https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/noticias-
anvisa/2020/aprovado-registro-de-produto-de-terapia-genica. Acesso em: 19 ago. 2020.

288 Para o aprofundamento do processo regulatério pela FDA, ver FOOD AND DRUG ADMINISTRATION.
Summary Basis for Regulatory Action. Zolgensma. 2020. Disponivel em:
https://www.fda.gov/media/127961/download. Acesso em: Acesso em: 22 set. 2020.

289 para o aprofundamento do processo regulatério pela EMA, ver EUROPEAN MEDICINES AGENCY.
Zolgensma. Committee for Medicinal Products for Human Use. 2020. Disponivel em:
https://www.ema.europa.eu/en/documents/assessment-report/zolgensma-epar-public-assessment-report_en.pdf.
Acesso em: 22 set. 2020.

2%0 FOOD AND DRUG ADMINISTRATION. Statement on data accuracy issues with recently approved gene
therapy. 06 August 2019. Disponivel em: https://www.fda.gov/news-events/press-announcements/statement-
data-accuracy-issues-recently-approved-gene-therapy. Acesso em: 22 set. 2020.

21 THOMASI, Tanise Zago; VARELLA, Marcelo Dias. A protecdo integral dos 6rfdos terapéuticos: a
vulnerabilidade da salde das criangas no desenvolvimento de novos medicamentos. Revista da Faculdade
Mineira de Direito, V. 20, n. 40, p. 143-189, 2017. Disponivel em:
http://periodicos.pucminas.br/index.php/Direito/article/view/17988. Acesso em: 23 set. 2020.
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Esses mesmos riscos, dos quais decorrem as incertezas, se estendem aos aspectos
financeiros. O alto custo do Zolgensma® tem evidenciado o carater impeditivo de acesso a
medicamentos para pacientes infantis por dois motivos. A primeira razdo esta no fato de que os
valores exorbitantes de produtos médicos que custam milhGes potencializam a necessidade de
judicializacdo. Isso aprofunda de modo direto as excessivas demandas pelo acesso a
medicamentos, relegando-se aos juizes uma atribuicdo que, em um primeiro plano, incumbe a
esfera administrativa.

Em segundo lugar, suscita no poder publico a tarefa de buscar solucdes praticas para o
aprimoramento da precificacdo de produtos médicos de alto custo. No segmento das doengas
raras esse €, sem davidas, um desafio atual. Na Camara dos Deputados, antes mesmo da
aprovacao do registro sanitario no pais, houve indicacdo para que o Zolgensma® recebesse
tratamento tributario distinto dado a outros farmacos, por ser um produto importado e nédo
disponivel no SUS.

A sugestdo da casa legislativa foi feita no sentido de que o produto fosse incluido na
Lista de Excecdes a Tarifa Externa Comum (TEC) do Mercosul?®?, com aliquota 0% incidente
sobre o Imposto de Importagdo (11)2%. Em 13 de julho de 2020, o medicamento foi incluido na
referida lista de excecdes, sob aliquota de 0%, como estratégia para facilitar a importacdo do
produto pelos familiares das criancas acometidas por AME?%,

J& na 62 Reunido Extraordinaria da Cadmara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos
(CRMM), ocorrida em 4 de dezembro de 2020, o Zolgensma® teve 0 pre¢o reduzido na sua
comercializacdo no pais. Com a decisdo tomada pelo 6rgdo colegiado da Anvisa, o produto
passa a ter preco maximo de R$ 2.878.906,14 por dose, 0 que acarreta a diminuicdo de quase
R$ 9 milhdes do valor estipulado pela Novartis?®. Em nota exarada dias apds a deciso, a

292 A TEC do Mercosul foi instituida em 1 de janeiro de 1995, conforme previsdo do Tratado de Assungéo, norma
que funda o bloco econdmico. A tarifa tem por escopo incentivar a competitividade dos Estados Partes, cujos
niveis tarifarios devem contribuir para evitar a formacédo de oligopdlios ou de reservas de mercado. A lista de
excecao visa promover ajustes nas tarifas nacionais. BRASIL. Ministério da Economia. Comércio Exterior. Tarifa
Externa Comum - TEC (NCM). [S;I], 2020. Disponivel em: http://www.mdic.gov.br/index.php/comercio-
exterior/estatisticas-de-comercio-exterior-9. Acesso em: 23 set. 2020.

293 BRASIL. Camara dos Deputados. Indicagdo n°, de 2019. Sugere a inclusdo do medicamento Zolgensma
(onasemnogene abeparvovec-xioi) na Lista de Exce¢des & Tarifa Externa Comum — TEC, sob a aliquota de 0%.
Disponivel em: https://www.camara.leg.br/proposicoesWeb/prop_mostrarintegra?codteor=1872076. [S;1], 2020.
Acesso em: 23 set. 2020.

2% BRASIL. Ministério da Economia. Camara de Comércio Exterior. Comité - Executivo De Gestdo. Resolugdo
n° 66, de 10 de julho de 2020. Altera o Anexo Il da Resolugéo n° 125, de 15 de dezembro de 2016. Diario Oficial
da Unido: edicdo 132, secdo 1, p. 16, 13 jul. 2020. Disponivel em:
https://pesquisa.in.gov.br/imprensa/jsp/visualiza/index.jsp?data=13/07/2020&jornal=515&pagina=16.  Acesso
em: 25 set. 2020.

2% ANVISA. Doengas Raras. Precificacdo dos medicamentos Luxturna e Zolgensma: entenda. 10 dez. 2020.
Disponivel em: https://www.gov.br/anvisa/pt-br/assuntos/noticias-anvisa/2020/precificacao-dos-medicamentos-
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companhia informou que entrou com o pedido de reconsideragéo, e que tece esforgos para
superar desafios técnicos por meio de investimentos e na construcéo de solugdes, em conjunto
com 0s Orgaos responsaveis, para tornar o acesso mais sustentavel e abrangente a populagio?®.

A atualidade das mudancas no processo regulatdrio de drogas 6rfas no Brasil € um claro
indicativo da relevancia social do problema. Outro desafio posto a Administracdo Publica é
equacionar esses dilemas orcamentarios em periodos de crise sanitaria. Nesse contexto, é
imperiosa a necessidade de ampliar o debate em torno do processo de regulamentacédo e,
sobretudo, de incorporacdo de medicamentos 6rfdos para doencgas raras no Brasil. Essa tarefa
de fomento ao debate inclui as evidéncias relacionadas aos efeitos desses produtos — beneficios,
riscos e eficécia, e maior transparéncia nos critérios para concessao de registro e recomendagédo
de incorporacdo em sistemas de satide universais®’.

Até o momento, o produto ndo foi incorporado a lista de medicamentos essenciais a
serem fornecidos pelo SUS. Apesar disso, pela tendéncia de incorporacdo de produtos
farmacéuticos registrados na Anvisa, é provavel que em futuro préximo esteja disponivel aos
pacientes infantis, 0 que exige aprimoramento de novos instrumentos contratuais, a exemplo
dos acordos de compartilhamento de riscos, aptos a equacionar os elevados custos sem

comprometer a sustentabilidade do sistema de satide como um todo.

luxturna-e-zolgensma-entenda. Acesso em: 10 dez. 2020.

2% NOVARTIS. Terapias Génicas/Nota Oficial sobre decisdo da CMED. 10 dez. 2020. Disponivel em:
https://www.novartis.com.br/news/terapias-genicas-nota-oficial-sobre-decisao-da-cmed. Acesso em: 10 dez.2020.
27 RIEIRA, Rachel; BAGATTINI, Angela Maria; PACHITO, Daniela. Efic4cia, seguranca e aspectos regulatdrios
dos medicamentos Orfaos para doencas raras: 0 caso Zolgensma®. Cadernos Ibero-Americanos de Direito
Sanitario, Brasilia, V. 8, n. 3, p.  48-59,  jul./set., 2019. Disponivel em:
https://www.cadernos.prodisa.fiocruz.br/index.php/cadernos/article/view/538. Acesso em: 20 ago. 2020.
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CAPITULO Il - OS ACORDOS DE COMPARTILHAMENTO DE RISCO NO
ORDENAMENTO JURIDICO BRASILEIRO

A incorporacgéo de medicamentos orfaos de alto custo no sistema publico de satde é um
problema juridico. Além dessa necessidade de incorporacdo de produtos médicos ser um
desafio para a Administracdo Publica, a pandemia da COVID-19 acabou por agravar 0s
problemas sanitarios que recaem sobre 0 acesso a medicamentos e vacinas. Nesse sentido, a
implementacao de acordo de compartilhamento de risco para a incorporacdo do Spinraza visa
servir de instrumento para a eficdcia do acesso a medicamentos, mas que, em razdo das
insuficiéncias na regulamentacao, acabou por ndo atender as finalidades propostas quando do
seu implemento no sistema juridico nacional. Dessa forma, é imperiosa a necessidade de uma

nova regulamentacéo.

3.1 A INCORPORACAO DE NOVAS TECNOLOGIAS EM SAUDE NO SUS COMO
PROBLEMA JURIDICO

No Brasil, a incorporacdo, a exclusdo ou a alteracéo pelo SUS de novos medicamentos,
produtos e procedimentos, bem como a constituicdo ou a alteracdo de protocolo clinico ou
diretriz terapéutica, sdo atribuicBes do Ministério da Sadde, assessorado pela CONITEC?%,
Quando um medicamento incorporado ao pais € de alto custo e ndo ha evidéncias cientificas
concretas quanto ao seu custo-beneficio, coloca-se em risco ndo somente a vida dos pacientes,
mas a prépria sustentabilidade do sistema publico de salde.

No atual cenério dos avancos tecnoldgicos, faz-se necessario, cada vez mais, que as
condutas e 0s imperativos éticos se deem de modo que as a¢cdes humanas ndo comprometam a

permanéncia da vida, respeitando-se, dessa forma, o outro e a sua dignidade?®®. O equilibrio

2% Atribuicdo expressa positivada no art. 19-Q da Lei n° 12.401/2011. BRASIL. Lei n° 12.401, de 28 de abril de
2011. Altera a Lei n®8.080, de 19 de setembro de 1990, para dispor sobre a assisténcia terapéutica e a incorporacéo
de tecnologia em satide no &mbito do Sistema Unico de Satde - SUS. Brasilia, DF: Presidéncia da Republica,
2011. Diario Oficial da Unido: se¢do 1, p. 4, 28 abr. 2011. Disponivel em:
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/ ato2011-2014/2011/1ei/112401.htm. Acesso em: 1 mar. 2020.

29 O filésofo alemdo Hans Jonas é um expoente da ética da responsabilidade. Para Jonas, os avangos tecnoldgicos
e cientificos decorrentes do poder da técnica desvelam a importancia de um agir ético baseado em responsabilidade
com a protecdo da vida. Contextualizando-se esse referencial com a problematica da incorporacdo de
medicamentos 6rfaos ao pais, tem-se que ha necessidade de adocéo de critérios técnicos e transparentes sobre esse
processo, visto que o elevado custo de drogas orfas tem o potencial de comprometer a sustentabilidade do sistema
de satide como um todo. Nesse sentido, ver, em especial, JONAS, Hans. O principio responsabilidade: ensaio
de uma ética para a civilizagdo tecnologica. Traducéo de Marijane Lishoa e Luiz Barros Mendes. Rio de Janeiro:
Contraponto/PUC-RJ, 2006.
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entre 0 acesso e excesso € um desafio constante para os sistemas sanitarios. Em razéo disso, é
preciso buscar solugdes factiveis®® nesse setor.

Diante das limita¢fes orcamentarias que afetam a atuacdo estatal, inclusive, no @mbito
sanitario, repensar a maneira pela qual o acesso a medicamentos tem sido efetivado constitui

medida imprescindivel no contexto brasileiro por ser um desafio a atuacéo estatal.

3.1.1 A incorporacdo de medicamentos 0rféos ao sistema publico de salide como desafio para
a Administracdo Publica

Para além dos aspectos juridicos, os fatores econdmicos estdo intimamente relacionados
ao direito a saude enquanto garantia dos pacientes e, a0 mesmo tempo, desafio para a
Administracdo Publica. Nesse viés, a arquitetura de escolha, entendida como o pano de fundo
pelo qual as decisdes publicas sdo tomadas, tem grandes consequéncias praticas na perspectiva
econdmica®’?,

No processo de escolhas racionais e sustentaveis no ambito do SUS devem prevalecer
ndo somente os interesses individuais, mas a busca por solugdes que, de fato, possam congregar
esses interesses ao dos Estados e da coletividade. 1sso se justifica porque os direitos possuem
custos, 0s quais se concretizam em despesas publicas com reflexo imediato na esfera de cada
um de seus titulares®®2.

Por esse motivo, a propria extensdo da universalidade do sistema de satde é colocada
em xeque quando se esta diante de problemas or¢camentarios. No ordenamento juridico patrio,

aLei 12.401, de 28 de abril de 2011, é a responsavel por normatizar os contornos da assisténcia

300 O Ministro Luis Roberto Barroso destaca a necessidade de um “giro-empirico pragmatico”. O objetivo é que,
no caminho do desenvolvimento, o pais se liberte de discursos retéricos vazios e desconectados da realidade. E
preciso buscar solucdes préaticas que, de fato, possam ser aplicadas ao contexto brasileiro, 0 que é coerente ao partir
da premissa de que a efetividade de direitos é relevante para a garantia de sadde dos pacientes e para o proprio
desenvolvimento do pais. BARROSO, Luis Roberto. A¢do Declaratéria de Constitucionalidade 43 Distrito
Federal. out. 2019. (873). Disponivel em: https://migalhas.com.br/arquivos/2019/10/art20191024-03.pdf. Acesso
em: 2 mar. 2020.

301 A arquitetura de escolhas mantém relagdo direta com a ciéncia da Economia Comportamental. O pressuposto
basico é a influéncia na tomada de decisdes publicas com a manutencdo da capacidade decisoria, inclusive, por
parte das pessoas. A Economia Comportamental esta influenciando, de modo crescente, as iniciativas regulatorias
de vérios paises, a exemplo dos Estados Unidos e Reino Unido. Sobre o tema, conferir SUNSTEIN, Cass.
Nudges.gov: Behavioral Economics and Regulation. 16 February 2013. Forthcoming, Oxford Handbook of
Behavioral Economics and the Law (Eyal Zamir and Doron Teichman eds.). Disponivel em:
https://papers.ssrn.com/sol3/papers.cfm?abstract_id=2220022. Acesso em: 10 jun. 2020.

302 NABAIS, José Casalta. A face oculta dos direitos fundamentais: os deveres e os custos dos direitos. Revista
Direito Mackenzie, V. 3, n. 2, p. 9-30, 2002. Disponivel
em:http://editorarevistas.mackenzie.br/index.php/rmd/article/view/7246. Acesso em 21 jun. 2020.
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terapéutica e da incorporacdo de tecnologia em salde. De igual modo, institui a CONITEC
enquanto 6rgdo de assessoramento técnico do setor.

No Brasil, a assisténcia terapéutica integral inclui a dispensacdo de medicamentos e
produtos de interesse para a saude, bem como a oferta de procedimentos terapéuticos, em
regime domiciliar, ambulatorial e hospitalar, constantes de tabelas elaboradas pelo gestor
federal do SUS®®,

Para que um medicamento possa ser incorporado ao sistema publico € necessario que
haja a Avaliacdo de Tecnologia em Saude (ATS), processo multidisciplinar que resume
informagdes sobre questdes clinicas, econdmicas, éticas e organizacionais relacionadas ao uso
da tecnologia em satide, com foco no estudo e na comprovacéo das evidéncias cientificas®®.
Além disso, no processo de incorporacdao de medicamentos ha consulta publica especifica, a
qual visa a reunir informac6es detalhadas sobre o impacto social.

No segmento da incorporacdo tecnoldgica voltada as doencas raras, apesar de a criagao
da CONITEC e os novos contornos dados ao conceito de integralidade constituam avangos
importantes com potencial de melhoria da eficacia e racionalidade do sistema publico de saude,
sempre havera alguma excecdo a exigir dos Poderes da Republica uma medida também de
excecdo a fim de garantir o direito a salde®®. Essa medida de excecdo tem como fator
determinante a propria especificidade das condi¢des de salde dos pacientes acometidos por
doengas raras.

Alias, o proprio fomento das pesquisas sobre doencas raras € um desafio constante.
Embora seja um campo de estudo que obteve crescente evolucdo nos ultimos cinco anos, as
discussdes desenvolvidas, em especial, nas areas das Ciéncias Humanas e Sociais em sua

interface com a satide ainda necessitam de mais pesquisas de abordagem qualitativa®°®,

%03 Previsdo contida no art.19-M, I e Il da Lei n° 12.401/2011. BRASIL. Lei n° 12.401, de 28 de abril de 2011.
Altera a Lei n° 8.080, de 19 de setembro de 1990, para dispor sobre a assisténcia terapéutica e a incorporacao de
tecnologia em sadde no &mbito do Sistema Unico de Satde - SUS. Brasilia, DF: Presidéncia da Republica, 2011.
Diario  Oficial da Unido: secdo 1, p. 4, 28 abr. 2011. Disponivel em:
http://www.planalto.gov.br/ccivil_03/_ato2011-2014/2011/1ei/112401.htm. Acesso em: 1 mar. 2020.

304 BRASIL. Ministério da Salde. Secretaria de Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos. Departamento de
Gestdo e Incorporacdo de Tecnologias em Salde. Entendendo a Incorporagdo de Tecnologias em Salde no
SUS: como se envolver. Brasilia: Ministério da Salde, 2016.

305 AITH, Fernando et al. Os principios da universalidade e integralidade do SUS sob a perspectiva da politica de
doengas raras e da incorporacdo tecnoldgica. Revista de Direito Sanitario, S&o Paulo, v. 15, n. 1, p. 10-39, 2014.
Disponivel em: https://www.revistas.usp.br/rdisan/article/view/82804. Acesso em: 20 out. 2020.

306 SOUZA, itala Paris de et al. Doengas genéticas raras com abordagem qualitativa: revisdo integrativa da
literatura nacional e internacional. Ciéncia & Saude Coletiva, Rio de Janeiro, v. 24, n. 10, p. 3683-3700, 2019.
Disponivel em: https://www.scielo.br/scielo.php?script=sci_arttext&pid=S1413-81232019001003683. Acesso
em: 22 out. 2020.
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Na area da saude, os estudos cientificos tém contribuido de modo significativo para o
desenvolvimento de novos medicamentos 6rfaos, 0s quais ndo estavam disponiveis no mercado
nos ultimos anos. Um bom indicativo esta no desenvolvimento de drogas pediatricas
Zolgensma® e Spinraza®.

Entretanto, o maior obstaculo para a concretizacdo do acesso a esses produtos esta
justamente nas restricBes orcamentarias estatais, as quais nao permitem que os sistemas de
cuidado a saude oferecam todas as intervencdes possiveis para todos os pacientes®®’. O fator
econdmico esta presente na incorporacao de tecnologias em salde que representam elevado
custo ao erario.

Os proprios sistemas sanitarios tém ratificado o uso de avaliagdo econémica como
principal instrumento de auxilio na tomada de decisdo sobre incorporacdo ou exclusdo de
produtos de saude. De tal forma, assume-se que os estudos de custo-efetividade constituem a
forma mais aceita de sistematizar as evidéncias de custo e desfechos clinicos sobre
enfermidades raras®°®,

O viés econdmico € relevante sobre os sistemas sanitarios, na medida em que 0s
excessos sobre diagndsticos e tratamentos médicos, quando tomados de modo ndo racional,
inclusive, na relagdo médico-paciente, podem p6r em risco a sustentabilidade do sistema de
satide como um todo®%°,

O Coadigo de Etica Médica, aprovado pelo Conselho Federal de Medicina (CFM),
estabelece, inclusive, deveres aos profissionais de salde. Incumbe ao médico observar as
praticas cientificamente reconhecidas e seguir as legislacdes pertinentes, de modo que a
utilizacdo de método terapéutico experimental é permitida se aceita pelos 6rgaos competentes
e com a anuéncia do paciente>°,

E valido ressaltar também que orientar politicas publicas para uma melhor gestdo dos

recursos publicos é outro desafio que surge em decorréncia dos fatores econémicos e dos

397 SOAREZ, Patricia Coelho de; SOARES, Marta Oliveira; NOVAES, Hillegonda Maria Dutilh. Modelos de
decisdo para avaliagGes econdmicas de tecnologias em satde. Ciéncia & Salde Coletiva, Rio de Janeiro, v. 19,
n. 10, p. 4209-4222, 2014. Disponivel em: https://www.scielo.br/scielo.php?pid=S1413-
81232014001004209&script=sci_abstract&tlng=pt. Acesso em: 24 out. 2020.

308 SILVA, Everton Nunes da; SOUSA, Tanara Rosangela Vieira. Avaliagdo econémica no ambito das doencas
raras: isto é possivel? Cadernos de Saude Publica, v. 31, n. 3, p. 1-11, 2015. Disponivel em:
https://www.scielo.br/pdf/csp/v31n3/pt_0102-311X-csp-31-03-00496.pdf. Acesso em: 24 out. 2020.

309 RAMOS, Thiago de Menezes; THOMASI, Tanise Zago. Sobrediagnéstico e sobretratamento no contexto do
ODS 3. In: CARDOSO, Henrique Ribeiro; LEAL, Fernando; VASCONCELOS, Agtta Christie Nunes; FEITOSA
NETO, Pedro Meneses (coord.). Direito Regulatério Comportamental e Consequencialismo: Nudges e
pragmatismo em temas de Direito. Rio de Janeiro: Lumen Juris, 2020, v. 1, p. 289-307.

310 BRASIL. Conselho Federal de Medicina. Resolugéo n° 1931, de 24 de setembro de 2009. Aprova o Cédigo de
Etica Meédica. Diario Oficial da Unido: secdo I, p. 90, 24 set. 2009. Disponivel em:
https://sistemas.cfm.org.br/normas/visualizar/resolucoes/BR/2009/1931. Acesso em: 22 out. 2020.
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desafios sociais que se fazem presentes. Nesse sentido, a propria identificacdo dos locais de alta
incidéncia de acometimento de doengas raras é relevante, na medida em que a articulacdo de
acOes estatais pressupde a identificacdo do grupo social a ser beneficiado com a politica pablica.

Desde 2014 existe, em todo territério nacional, o Censo Nacional de Isolados
(CENISO). A finalidade € identificar clusters, ou seja, aglomerados ou comunidades com
prevaléncia mais alta de uma doenga rara, a fim de orientar politicas de satde. Dentre 0s clusters

311 em Alagoas, de albinismo®'?, no

ja constatados, destacam-se o de aniridia congénita
Maranhao, e da doenca de Machado-Joseph®'3, no Rio Grande do Sul®',

Esses mecanismos de identificacdo das localidades com maior incidéncia de pacientes
com doengas raras sao cruciais para a promo¢ao da logica do cuidado e da estruturacéo de redes
de assisténcia médica centrada em enfermidades raras, conforme previsto na Politica Nacional
de Atencdo Integral as Pessoas com Doencgas Raras.

Estudos feitos em 2019 pela Comissdo de Seguridade Social e Familia da Camara dos
Deputados, por meio da formacao de uma subcomisséo especializada, constatou fragilidades na
formacdo de redes de assisténcia médica no pais®!®. Atualmente, ha apenas nove servicos
habilitados como Servicos de Atencdo Especializada e Servigcos de Referéncia em Doencas

Raras, conforme demonstrado a seguir:

311 A aniridia isolada é uma doenca rara caracterizada pela ma formacéo ocular bilateral congénita, o que acarreta
auséncia total ou parcial da iris. A prevaléncia varia de 1 caso a cada 64 mil até 1 por 96 mil. ISOLATED
ANIRIDIA. Orphanet, [S.1], 2020. Disponivel em: https://www.orpha.net/consor/cgi-
bin/OC_Exp.php?Ing=en&Expert=250923. Acesso em: 21 out. 2020.

812 O albinismo oculocutaneo consiste em um grupo de distdrbios raros de hiperpigmentacdo genética
caracterizados por uma reducéo generalizada da pigmentagdo do cabelo, pele e olhos. A prevalénciaé de 1 a 9
casos a cada 100 mil. OCULOCUTANEOUS ALBINISM. Orphanet, [S.I], 2020. Disponivel em:
https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Disease_Search.php?Ing=EN&data_id=311. Acesso em: 21 out. 2020.

313 A doenca de Machado-Joseph possui trés subtipos raros de manifestacdo. Sdo enfermidades neuroldgicas que
ocasionam, em geral, perda de controle muscular e de coordenacdo motora. A prevaléncia é desconhecida.
DOENCA DE MACHADO-JOSEPH. Orphanet, [S.I], 2011. Ultima atualizagio em out. 2011. Disponivel em:
https://www.orpha.net/consor4.01/www/cgi-bin/OC_Exp.php?Ing=PT&Expert=276238. Acesso em: 21 out.
2020.

314 SILVEIRA, Evanildo da. Onde estdo os pacientes com doengas raras no Brasil? BBC News, Sdo Paulo, 16 fev.
2019. Disponivel em: https://www.bbc.com/portuguese/geral-47234287. Acesso em: 21 out. 2020.

315 BRASIL. Camara dos Deputados. Comisséo de Seguridade Social e Familia. Subcomisséo Especial de Doencas
Raras. Relatorio Final. Presidente: Dep. Sérgio Vidigal. Relator: Dep. Diego Garcia. 2019. Disponivel em:
https://www2.camara.leg.br/atividade-
legislativa/comissoes/comissoespermanentes/cssf/subcomissoes/subcomissoes-2019/subcomissao-especial-de-
doencas-raras. Acesso em: 20 ago. 2020.
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Tabela 2 - Estabelecimentos habilitados como Servico de Referéncia em Doengas Raras no Brasil

Local (Estado)

Estabelecimento

Portaria de Habilitacdo do
Ministério da Saude

Salvador Associacao de Pais e Amigos 2086/2019
(Bahia) Excepcionais — APAE
Salvador Hospital Universitario Prof. 1237/2019
(Bahia) Edgard Santos
Santo André Ambulatério de Especialidade 3372/2016
(Séo Paulo) da FUABC - Faculdade de
Medicina do ABC
Porto Alegre Hospital de Clinicas de Porto 3253/2016
(Rio Grande do Sul) Alegre
Brasilia Hospital de Apoio de Brasilia 32472016
(Distrito Federal)
Rio de Janeiro IFF Fiocruz - Instituto Nacional
(Rio de Janeiro) Saude da Mulher, da Crianca e 3123/2016
do Adolescente Fernandes
Figueira
Anapolis Associacao de Pais e Amigos 2024/2016
(Goiés) dos Excepcionais de Anapolis
Recife Associacdo de Assisténcia a 2032/2016
(Pernambuco) Crianga Deficiente AACD/PE
Curitiba Hospital Pequeno Principe de 1884/2016
(Parand) Curitiba

Fonte: Elaboracdo propria com base em dados extraidos do Relatério Final da Subcomissdo Especial de
Doengas Raras da Cadmara dos Deputados (2019).

Pelos dados constantes na tabela, percebe-se que apenas a minoria dos Estados possui
estabelecimentos habilitados ao tratamento efetivo de enfermidades raras. Outro aspecto a ser
destacado é que, dentre esses centros de referéncia, apenas os da Bahia, Distrito Federal e
Parana possuem servicos habilitados para atender todas as doencas raras com protocolos
clinicos e previstas na politica nacional — Portaria n® 199, de 2014, do Ministério da Satde>®.

N&o ha Estado da Regido Norte que possua centro de referéncia. No Nordeste, por sua

vez, apenas duas unidades da Federacdo (Bahia e Pernambuco) contam com esses centros. Essa

316 BRASIL. Camara dos Deputados. Comisséo de Seguridade Social e Familia. Subcomissédo Especial de Doencas
Raras. Relatorio Final. Presidente: Dep. Sérgio Vidigal. Relator: Dep. Diego Garcia. 2019. Disponivel em:
https://www2.camara.leg.br/atividade-
legislativa/comissoes/comissoespermanentes/cssf/subcomissoes/subcomissoes-2019/subcomissao-especial-de-
doencas-raras. Acesso em: 20 ago. 2020.
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constatacdo é um claro indicativo de que o acesso a medicamentos Orfaos é desigual, inclusive,
no territdrio pétrio, pois a facilidade na disponibilizagdo do tratamento e dos cuidados de saude,
em si, dependem desses centros especializados. As dificuldades de ordem pratica foram
agravadas e, sobretudo, evidenciadas pela crise sanitaria decorrente da pandemia da COVID-
19.

3.1.2 A pandemia da COVID-19 como agravante dos problemas sanitarios

A problematica do acesso a medicamentos e as impoténcias do presente sobre as
questdes de saude publica, sem duvidas, ganharam visibilidade social com a crise ocasionada
pela COVID-19. No plano do direito interno, a Lei n° 13.979, de 6 fevereiro de 2020, dispde
sobre as medidas para o enfrentamento da emergéncia de satde publica de relevo internacional,
decorrente do coronavirus®!’. As medidas objetivam a protecdo da coletividade e, nessa
perspectiva, emergem, de modo inevitavel, as discussdes em torno da protecdo juridica de
grupos em situacao de vulnerabilidade social e econdmica.

Nesse Vviés, a disponibilizacdo de medicamentos, vacinas e insumos médicos se alinha,
mais do que nunca, com a protecdo dos direitos humanos enquanto instrumentos de defesa do
direito a vida em suas diversas acepc¢des. O que a crise sanitaria demonstra é que a globalizacéo,
marcada pelo intenso fluxo de informacdes, capital humano e integracdo de mercados, sinaliza
agora a insustentabilidade do modelo vigente, em virtude da auséncia de uma infraestrutura
efetiva de salde que perpasse pela implementacdo de politicas publicas e de um projeto politico,
econbmico e social apto a ressignificar a ideologia contemporanea calcada no
individualismo®:8,

Diante disso, a vulnerabilidade, elemento que caracteriza a situacdo dos pacientes, é
agravada no sentido de que as mortes de pacientes e de profissionais de satde sao indicadores
de que o aprimoramento dos sistemas de salde é tarefa urgente, ndo somente no Brasil, mas em
todos os paises que tém enfrentado a pandemia. E justamente em razdo disso que 0s
instrumentos de acordo entre Estado, industrias farmacéuticas, universidades e centros de

pesquisa sdo relevantes.

317 BRASIL. Lei n° 13.979, de 6 de fevereiro de 2020. Dispde sobre as medidas para enfrentamento da emergéncia
de salde publica de importancia internacional decorrente do coronavirus responsavel pelo surto de 2019. Dirio
Oficial da Unido: edigdo 27, secdo 1, p.1, 7 fev. 2020. Disponivel em: http://www.planalto.gov.br/
ccivil_03/_ato2019-2022/2020/1ei/113979.htm. Acesso em: 14 out. 2020.

318 VERBICARO, Loiane Prado. Pandemia e o colapso do neoliberalismo. Voluntas: Revista Internacional de
Filosofia, Santa Maria, V. 11, e. 3, p. 1-9, 2020. Disponivel em:
https://periodicos.ufsm.br/voluntas/article/view/43490. Acesso em: 25 out. 2020.
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Um exemplo prético dessa relevancia estd na parceria firmada entre a Fundacédo
Oswaldo Cruz (Fiocruz) e a Universidade de Oxford. Em 27 de junho de 2020, a Fiocruz

anunciou acordo com a companhia farmacéutica AstraZeneca 3!

para compra de lotes e
transferéncia de tecnologia da vacina para COVID-19 desenvolvida pela universidade
britanica®?°. O acordo estima a producéo de 30,4 milhdes de doses antes do término dos ensaios
clinicos, o que representa 15% do quantitativo necessario para a populacéao brasileira, ao custo
de 127 milhdes de ddlares®?,

As incertezas, tanto sob o prisma da seguranca financeira, quanto em relacdo aos efeitos
clinicos, sdo evidentes. Isso corrobora a necessidade de gerenciamentos dos riscos. A
disseminacdo da crise sanitaria mostra 0 quanto as pessoas € a propria sociedade continuam
vulneraveis diante de um inimigo invisivel, pois a falta de satde continua afetando a ordem
internacional, mesmo com os avancos tecnoldgicos e cientificos atuais®?.

Os dilemas em torno do acesso a medicamentos, em verdade, séo atinentes ao sistema
internacional de direitos humanos. Sob a perspectiva dialdgica, ha a necessidade de uma politica
deliberativa, cujo amago envolve uma rede de discursos e de negociac@es, a fim possibilitar a
solucdo racional das questdes que afligem a sociedade. Se a vida, enquanto direito, ndo tem
preco, a saude, como incumbéncia estatal, acarreta custo ao erario, motivo pelo qual a morte de
pacientes com doencas raras constitui uma impoténcia do presente e, por reflexo, uma violacéo
aos direitos humanos®?3,

De tal modo, o compartilhamento de riscos com o setor empresarial farmacéutico faz
parte de um contexto de busca por medidas alternativas para superar as impoténcias do presente

no segmento de acesso a medicamentos, impoténcias estas que foram agravadas pela pandemia.

319 A companhia farmacButica AstraZeneca se firma no mercado como uma das maiores companhias
biofarmacéuticas do mundo. O grupo se originou da fusdo da empresa sueca Astra AB, fundada em 1913, com 0
Zeneca Group PLC, do Reino Unido, cujas origens remontam a 1938. ASTRAZENECA. About us. [S;1], 2020.
Disponivel em: https://www.astrazeneca.com.br/about-us/astrazeneca-mundo.html. Acesso em: 20 ago. 2020.

320 FUNDACAO OSWALDO CRUZ. Covid-19: Fiocruz firmara acordo para produzir vacina da Universidade de
Oxford. 27 jun. 2020. Disponivel em: https://portal.fiocruz.br/noticia/covid-19-fiocruz-firmara-acordo-para-
produzir-vacina-da-universidade-de-oxford. Acesso em: 20 ago. 2020.

%21 EUNDACAO OSWALDO CRUZ. Covid-19: Fiocruz firmaré acordo para produzir vacina da Universidade de
Oxford. 27 jun. 2020. Disponivel em: https://portal.fiocruz.br/noticia/covid-19-fiocruz-firmara-acordo-para-
produzir-vacina-da-universidade-de-oxford. Acesso em: 20 ago. 2020.

322 STURZA, Janaina Machado; SIPPERT, Evandro Lufs. A Pandemia Covid-19 como um inimigo invisivel
e silencioso: o direito a salide em tempos de sobrevivéncia. Prim@ Facie, Jodo Pessoa, v. 19, n. 42, maio-ago., p.
189-216, 2020. Disponivel em: https://periodicos.ufpb.br/index.php/primafacie/article/view/54163/32051. Acesso
em: 10 dez. 2020.

32 RAMOS, Thiago de Menezes; THOMASI, Tanise Zago. Quanto vale a vida: o acesso aos medicamentos 6rfaos
no Brasil na perspectiva dialdgica dos Direitos Humanos. In: CARVALHO, Candida; SANTOS, Isabelle Dias
Carneiro; RIBEIRO, Mayra Thais Andrade; JUNQUEIRA, Michelle Asato (orga.). Dimensdes dos Direitos
Humanos e Fundamentais. Rio de Janeiro: Pembroke Collins, v. 2, p. 274-292, 2020.
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No pais, ha previsdo normativa para a incorporagdo do farmaco Spinraza® a partir desse modelo
de partilha de risco.

3.2 ACORDOS DE COMPARTILHAMENTO DE RISCO PARA AQUISICAO DO
MEDICAMENTO SPINRAZA® ENQUANTO NOVO INTRUMENTO JURIDICO PARA A
EFICACIA DO DIREITO A SAUDE

Conforme abordado no capitulo 1, no modelo tradicional de aquisicdo de medicamento,
a Administracdo Pablica arca de maneira integral com os riscos da aquisicao da tecnologia em
salide. Ja os acordos que se sustentam no compartilhamento de risco mitigam a responsabilidade
entre a industria farmacéutica e o Estado por meio do ajuste do preco do medicamento as
consequéncias do seu uso na pratica®?,

A Portaria n® 1.297, de 11 de junho de 2019, institui pela primeira vez no Brasil projeto
piloto de acordos de compartilhamento de risco para a incorporacdo do Spinraza®
(nusinersena), medicamento registrado no pais para o tratamento da AME tipos Il e 1ll. Em
abril de 2019, o Ministério da Salde havia anunciado a incorporacdo do medicamento para 0
tipo | da AME, forma mais grave e frequente da doenca, e, em junho do mesmo ano, informou
que a oferta do medicamento para os tipos Il e 1l da enfermidade contaria, pela primeira vez
no pais, com a modalidade de compartilhamento de risco no sistema publico de satde®%.

De acordo com a normativa, considera-se acordo de compartilhamento de risco o
instrumento celebrado entre o Ministério da Salde e a empresa farmacéutica fornecedora de
medicamento, em razdo de incertezas quanto ao custo/efetividade do medicamento incorporado
ao SUS em condicdes reais e a estimativa de consumo, tendo em consideragdo a quantidade de
comprimidos/doses e o impacto orcamentério.

As AMEs possuem origem genética e caracterizam-se pela atrofia muscular secundéaria
a degeneracdo de neurdnios motores localizados no corno anterior da medula espinhal®?. A

AME ligada ao cromossomo 5¢ é uma doenca neuromuscular recessiva, progressiva e causada

34 HAUEGEN, Renata Cure. Risk Sharing Agreements: Acordos de Partilha de Risco e o Sistema Publico de
Saude no Brasil - Oportunidades e Desafios. 2014. 223 f. Tese (Doutorado em Politicas Publicas, Estratégias e
Desenvolvimento). Programa de Politicas Pablicas, Estratégias e Desenvolvimento. Universidade Federal do Rio
de Janeiro, 2014.

325 BRASIL. Ministério da Satde. Pacientes com Atrofia Muscular Espinhal terdo novo medicamento no SUS.
12 jun. 2019. Disponivel em: https://www.saude.gov.br/noticias/agencia-saude/45512-pacientes-com-atrofia-
muscularespinhal-terao-novo-medicamento-no-sus. Acesso em: 20 jan. 2020.

326 ATROFIA MUSCULAR ESPINHAL. Associacdo dos Amigos da AME. Biblioteca Virtual em Satde. 3 maio
2019. Disponivel em: https://aps.bvs.br/lis/resource/?id=46466. Acesso em: 25 jan. 2020.
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por mutagOes genéticas, com prevaléncia de aproximadamente 1-2 pessoas a cada 100.000
individuos®?’.

Em 2018, 90 pacientes foram atendidos para fornecimento do produto a partir de
demandas judiciais, representando o custo total de R$ 115,9 milhGes ao erario®?. De acordo
com o Ministério da Salde, até outubro de 2019, 167 pacientes receberam o medicamento
adquirido pelo poder publico a partir de decisdes judiciais®?®. O valor do produto é de R$
232.914,73 a dose®*°, o que o insere no rol de medicamentos de alto custo.

Com o compartilhamento de riscos, visa-se promover o equilibrio do custo do
medicamento para o SUS, coletar evidéncias adicionais sobre o seu uso em condigdes reais,
bem como possibilitar a reavaliacdo da incorporacdo da tecnologia diante das evidéncias
adicionais. Além disso, tem como objetivos subsidiar a edi¢cdo de futura norma geral acerca do
acordo de compartilhamento de risco para incorporacao de tecnologias em satde no ambito do
SUS e fomentar a pesquisa da AME 5q tipos Il e Il para orientar politicas publicas de saude.
No entanto, a incorporacdo do Spinraza® na rede publica por meio do projeto piloto se deu

mediante insuficiéncias nas clausulas contratuais necessarias ao éxito do acordo.

3.2.1 As insuficiéncias das clausulas contratuais elencadas na Portaria n°® 1297, de 2019, do

Ministério da Saude

Dentre as clausulas previstas de modo expresso na portaria, 0 acordo devera conter a
reducdo de preco do medicamento, a descricdo da doenca e os critérios de elegibilidade dos
subgrupos de pacientes beneficiados com o acordo, a defini¢do dos critérios de desfechos de
salde esperados e dos parametros de efetividade clinica, 0 nimero maximo de pacientes por
ano que receberdo a tecnologia com custeio do Ministério da Saude, fundamentado por critérios
epidemioldgicos e/ou estimativa de demanda, com a previsao de que, excedido esse nimero, a

empresa farmacéutica arcard com o custo do medicamento para os demais pacientes, bem como

327 VERHAART, Ingrid et al. Prevalence, incidence and carrier frequency of 5q-linked spinal muscular atrophy—
a literature review. Orphanet journal of rare diseases, v. 12, n. 1, p. 124, 2017. Disponivel em: 10.1186/s13023-
017-0671-8. Acesso em: 25 jan. 2020.

328 BRASIL. Ministério da Satide. SUS ofertarda medicamento para tratar AME. 24 abr. 2019. Disponivel em:
https://www.saude.gov.br/noticias/agencia-saude/45388-sus-ofertara-medicamento-para-tratar-ame. Acesso em:
15 jan. 2020.

329 BRASIL. Ministério da Saide. Quem tem AME agora tem Spinraza. 30 out 2019. Disponivel em:
saude.gov.br/noticias/agencia-saude/45953-quem-tem-ame-agora-temSpinraza. Acesso em: 25 jan. 2020.
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225a-43d6-a118-13992c1a8fcf. Acesso em: 27 maio 2020.
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a definicdo dos critérios de interrupcéo do fornecimento do medicamento para os pacientes que
n&o apresentarem os desfechos de salide esperados e a periodicidade da avaliagio®.

O caréter inovador dessa modalidade de compra esta no fato de constituir uma medida
alternativa aos modelos tradicionais de aquisicdo de medicamentos pelo poder publico. Nessa
relacdo contratual, o prego é sujeito a evento futuro, qual seja, a melhoria das condicbes de
salde dos pacientes. O rastreamento e a avaliagdo do comportamento da tecnologia, quando
utilizada na prética, definem e distinguem esse acordo do simples contrato de compra e
venda®®?,

Em termos préticos, o Estado somente paga pelo medicamento com a comprovagdo da
melhoria das condi¢des de saude do paciente beneficiado. Esse fator é relevante para a garantia
do acesso a medicamentos e, também, como medida em favor da Administracdo Publica, tendo
em vista que esses acordos permitem equacionar a dificil relacdo entre acesso e excesso por ter
como premissa a reducédo de custos com o abatimento do preco do produto.

No entanto, ha criticas em relacdo a maneira pela qual o acordo foi instituido no pais.
Isso porque a portaria de incorporacdo e o relatério de recomendacdo ndo estabeleceram
qualquer vinculo de desfecho a fixacdo do preco, ndo ha informacéo sobre abatimento absoluto
ou porcentual do valor do medicamento na ocorréncia de determinado evento futuro, tampouco
ha como afirmar que incerteza deva estar presente como item de contrato®32,

Na redacdo da portaria ndo foi estabelecido ainda elemento contratual sobre critérios e
regras especificas para essa modalidade de aquisicdo de medicamentos no pais. No mesmo
sentido, o projeto piloto ndo disciplinou importantes clausulas de desempenho, como as
obrigagdes especificas das partes, o valor minimo e maximo a ser pago pelo medicamento e a

manutencdo do compartilhnamento de risco em caso de judicializagdo do farmaco33,

331 BRASIL. Ministério da Sadde. Portaria n° 1.297, de 11 de junho de 2019. Institui projeto piloto de acordo de
compartilhamento de risco para incorporacdo de tecnologias em salde, para oferecer acesso ao medicamento
Spinraza (Nusinersena) para o tratamento da Atrofia Muscular Espinhal (AME 5q) tipos Il e 111 no ambito do
Sistema Unico de Salide - SUS. Diario Oficial da Uni&o: edi¢do 112, secdo 1, p. 125. 12 jun. 2019. Disponivel
em: http://pesquisa.in.gov.br/imprensa/jsp/visualiza/index.jsp?data=12/06/2019&jornal=515&pagina=125.
Acesso em: 10 jan. 2020.
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Salde no Brasil - Oportunidades e Desafios. 2014. 223 f. Tese (Doutorado em Politicas Publicas, Estratégias e
Desenvolvimento). Programa de Politicas Pablicas, Estratégias e Desenvolvimento. Universidade Federal do Rio
de Janeiro, 2014.
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incorporacdo do nusinersena no Sistema Unico de Saude: uma reflexdo critica sobre a institucionalizagio da
avaliacao de tecnologias em satde no Brasil. Cadernos de Saude Publica, Rio de Janeiro, v. 35, n. 8, p. 1-15,
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Para a eficacia do acordo € preciso que estejam claramente definidas algumas clausulas
de desempenho, como o valor minimo e maximo a ser pago pelo produto, como e quem fara a
avaliacdo de desempenho, o desfecho pretendido, se a publicidade do acordo serd sempre
necessaria e as hipoteses de cessacao do contrato, principalmente pela ineficiéncia do produto.
Além disso, € necessario estabelecer as obrigacOes das partes, a possivel padronizacdo mundial
do acordo, a observacdo sobre as especificidades epidemioldgicas, a manutencdo do
compartilhamento de risco em caso de judicializacdo e a definicdo sobre 0 momento do
pagamento, se prévio com posterior reembolso pelo laboratdrio ou pagamento diferido®°.

Todas essas insuficiéncias de regulamentacdo de clausulas especificas ocasionaram a

suspensdo dos efeitos dos acordos de compartilhamento de riscos pelo Ministério da Saude.

3.2.2 A suspenséo dos efeitos dos acordos de compartilhamento de riscos no contexto brasileiro

Em 28 de agosto de 2020, o Ministério da Salde, em reunido com a industria fabricante
do Spinraza®, a empresa Biogen, considerou o modelo contratual inviavel em virtude da
necessidade de apresentacdo de maiores subsidios técnicos e econdmicos. Determinou ainda
que a fabricante submetesse novo dossié para a incorporacdo do produto, propondo novo acordo
de compartilhamento de risco®.

A Portaria n® 1.297, de 11 de junho de 2019, continua vigente, porém, com os efeitos
suspensos. Em razdo disso, atualmente ndo ha tratamento medicamentoso disponivel no SUS
para o tratamento da AME 5q tipos Il e I1l. O Spinraza® é fornecido apenas para 0s pacientes
com AME 5q tipo I, de acordo com o Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas da doenca.

Considerando esses fatores, 0 Ministério da Salde abriu consulta publica, até o dia 14
de dezembro de 2020, para receber informacdes, opinides e criticas da populacdo e comunidade
cientifica sobre a incorporacdo do medicamento em questdo para pacientes com AME tipos Il

e 1%,
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Ainda de acordo com as informagdes constantes do préprio Ministério da Saude, o tipo
Il de AME corresponde a 27% dos casos da doenca e 0s sintomas se manifestam, normalmente,
entre 6 e 18 meses de idade. Pacientes assim diagnosticados costumam chegar a idade adulta e,
geralmente, sdo capazes de sentar, mas ndo de andar. Ja o tipo Ill corresponde a 12% dos
pacientes com AME e é caracterizado pelo aparecimento dos sintomas entre as idades de 18
meses e a idade adulta. Pessoas com esse tipo da doenga apresentam expectativa de vida normal
e conseguem andar até a vida adulta, com perda gradativa dessa habilidade ao longo do
tempo>%,

Essas recentes mudancas institucionais sobre a incorporacdo de medicamentos 6rfaos
demonstram, por si s6, a sensibilidade e, principalmente, a relevancia social e juridica da
matéria para os direitos humanos. Indicam ainda a imperiosidade de uma regulamentacdo dos

acordos de compartilhamento de risco no pais.

33. A IMPERIOSIDADE DA REGULAMENTACAO DOS ACORDOS DE
COMPARTILHAMENTO DE RISCOS NO BRASIL

A previsdo de instrumentos juridicos atuais, como os referidos acordos de
compartilhamento de riscos, possibilita novos debates em torno da assisténcia farmacéutica no
pais. As discussdes podem transcender as classicas discussfes sobre minimo existencial,
reserva do possivel e, sobretudo, acerca da excessiva judicializa¢do das politicas publicas de
salde voltadas ao acesso a medicamentos.

A assisténcia a salde enquanto direito de todos e dever do Estado, nos termos do art.
196 da Constituicdo da Republica Federativa do Brasil de 1988, garante aos pacientes, no
ambito normativo, direitos assistenciais em face do poder publico, razdo pela qual ha
embasamento constitucional. O direito a satde, no sentido de um direito subjetivo individual a
prestacOes materiais, diretamente deduzido da constituicdo, constitui exigéncia inarredavel de

qualquer Estado que inclua nos seus valores essenciais a humanidade e a justica®3.
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Nesse interim, o modelo contratual de compartilhamento de risco constitui um marco
na busca pela concretizacdo do direito a saude no pais, por possibilitar a aquisicdo de
medicamentos por meio de vinculos de parceria com o setor empresarial farmacéutico. Apesar
disso, inexiste regulamentacdo mais detalhada sobre os referidos acordos no ambito do SUS,
inclusive, para a aplicabilidade do modelo contratual para outros medicamentos e terapias
necessarias ao tratamento de pacientes.

O projeto piloto conforme proposto estabelecia que o pagamento do farmaco a ser
adquirido pelo Ministério da Saude fosse atrelado aos resultados especificos e desfechos
clinicos dos pacientes, arcando o Estado apenas com as unidades que efetivamente atinjam o
fim esperado. A frustacdo do modelo contratual inédito revela e comprova que 0s riscos se
fazem presentes, de modo inevitavel, em instrumentos de parceria que nao contam com
disposicdes contratuais detalhadas ao tipo de acordo celebrado.

Por outro lado, as discussdes em torno desse projeto piloto e os esforcos da
Administracdo Pdblica - que o encampou como uma iniciativa inovadora e de grande
importancia -, e da industria farmacéutica, no sentido de implementa-lo, por si so, representam
um grande ganho para a sociedade e continuardao sendo objeto de aprimoramento.

Dessa maneira, 0os acordos de compartilhamento de risco para a aquisicdo do
medicamento Spinraza® se inserem em um contexto de busca pela materializacdo do direito a
salde baseado em um modelo alternativo de alternativas. O avango, em si, esta no fato de o
préprio modelo estar calcado em uma atuacdo estatal de fornecimento de medicamentos a partir
de vinculos com o setor empresarial farmacéutico e, também, pela previsdo de reduzir os custos
para a Administracéo Publica.

Em uma perspectiva juridica, os direitos fundamentais ndo sdo um objeto passivel de
ser dividido de forma a incluir impasses estruturais, ou seja, de modo a torna-los praticamente
sem importancia®¥. E ¢ justamente por isso que os esforcos em prol do aperfeicoamento das
tratativas contratuais representam ganhos para a sociedade e indicam caminhos possiveis para
a melhoria do acesso a medicamentos no pais.

No entanto, desde a propositura do projeto piloto, ndo houve a regulamentagéo
necessaria, em especial, sobre os elementos de precificacdo do produto. Em relacdo a fixacdo
do preco, ndo houve informacdo sobre abatimento absoluto ou porcentual do valor do

medicamento na ocorréncia de determinado evento futuro, como em caso de judicializa¢do do

340 ALEXY, Robert. Teoria dos direitos fundamentais. Tradugdo de Virgilio Afonso da Silva. Sdo Paulo:
Malheiros, 2008.
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farmaco, e, também, faltaram informacGes sobre quais incertezas devam estar presentes no
contrato. Importantes clausulas de desempenho para a maior eficicia dos acordos, como as
obrigacdes das partes, 0 valor minimo e maximo a ser pago pelo medicamento e a manutencéo
do acordo em caso de judicializacdo também nao foram disciplinados, o que deve estar presente
quando da futura regulamentacdo geral dos acordos no pais.

Diante disso, e por se tratar de um projeto piloto, a regulamentacdo especifica e
detalhada dos acordos de compartilhamento de risco ainda € um desafio a ser enfrentado pela
Administragdo Publica®**. Instrumentos de parceria com o setor privado, a exemplo dos acordos
de compartilhamento de risco, se relacionam de maneira direta ao cenario de gerenciamento de
riscos e a prote¢do dos direitos humanos dos pacientes.

Falta no pais a instituicdo, também, de uma politica publica destinada, de modo
exclusivo, a fabricacio de drogas 6rfds®*?. Nessa perspectiva, a busca pela sustentabilidade do
sistema publico de satde envolve a atuacdo estatal e a participacdo da industria farmacéutica a
partir de vinculos de compartilhamento e cooperacdo no &mbito do gerenciamento dos riscos.

CONSIDERACOES FINAIS

A presente dissertacdo teve como finalidade enfrentar a problematica do acesso a
medicamentos 6rfaos como direito humano dos pacientes com doencas raras. O estudo foi
alicercado na perspectiva da protecdo de direitos humanos, razéo pela a qual a investigagéo do
tema foi iniciada a partir de uma perspectiva internacional.

No capitulo 1, abordou-se o acesso a medicamentos 6rfaos no cenario do direito
internacional dos direitos humanos. Constatou-se que a salde é consagrada em diversos
instrumentos normativos de protecdo dos direitos humanos, cuja tutela também € feita pela

jurisprudéncia internacional. Entende-se que o acesso a medicamentos constitui faceta do
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2020.
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em: http://www.revistaaec.com/index.php/revistaaec/article/view/29. Acesso em: 02 dez. 2020.
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direito a vida e possui reflexos direitos sobre a integridade fisica e psiquica das pessoas e, em
especial, sobre o direito a vida.

Nesse Vviés, 0 acesso a medicamentos voltados ao tratamento de doencas raras é questao
de direitos humanos, porquanto integra a garantia da vida de pacientes com enfermidades de
baixa prevaléncia. Em 2015, a ONU estabeleceu por meio da Agenda 2030 dezessete objetivos
de desenvolvimento sustentavel. O ODS 3 é relacionado a saude e bem-estar, tendo como meta
promover 0 acesso a medicamentos e vacinas essenciais seguros até o corrente ano. A visdo de
desenvolvimento sustentavel abrange a protecdo de pacientes com doencas raras a partir de um
contexto de inclusdo social e de melhorias sobre as condi¢cdes de salde dos Estados, em
especial, sobre os paises em desenvolvimento.

Em 2019, todos os paises membros das Nacdes Unidas firmaram a Declaracao Politica
sobre Cobertura Universal da Saude, a qual envolve as doencas raras e as doencas tropicais
negligenciadas como integrantes do atendimento sanitario. Em termos normativos, é a primeira
vez que essas enfermidades séo, de fato, inseridas de maneira expressa em uma declaragdo do
sistema onusiano. Isso é um claro indicativo da extensdo global do problema e que tem sido
reconhecido como um desafio a ser enfrentado pelos paises.

Sob o prisma das Cortes Internacionais de Direitos Humanos, as doengas raras também
ja foram enfrentadas a partir de casos concretos sobre o direito a satde e protecdo da vida. Na
CEDH constatou-se, a partir dos critérios de afunilamento utilizados na pesquisa
jurisprudencial, a existéncia de trés casos envolvendo pacientes acometidos por enfermidades
raras. Ja na Comissdo Interamericana ha um caso envolvendo paciente colombiano acometido
de epidermdlise bolhosa e que teve medidas cautelares expedidas em seu favor a fim de garantir
o tratamento médico adequado.

Nas Cortes Interamericana e Africana de Direitos Humanos ndo foram identificados
casos especificos de pacientes com doencas raras. A falta de precedentes nessas cortes denota
que os desafios sdo reais e que a democratizacdo do acesso a jurisdicdo das cortes nesse
segmento é ainda uma tarefa em construcéo.

Além disso, 0 acesso a medicamentos 6rfaos, em si, possui tratamento juridico desigual,
na medida em que o monopolio de mercado exercido pelos paises desenvolvidos acentua as
relagcGes assimétricas entre os paises, contribuindo para o elevado custo desses produtos. Na
Ameérica Latina, até 0 momento, somente os sistemas juridicos da Coldmbia, Argentina, Peru,

Paraguai e Brasil contam com normas especificas voltadas as doencas raras. Isso € um claro
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indicativo de que a cobertura universal de saude, a qual inclui a assisténcia farmacéutica, € um
desafio atual no contexto latino-americano.

Diante das incertezas no desenvolvimento e na disponibilizacéo de drogas 0rfas, tem-se
firmado, cada vez mais, acordos de compartilhamentos de riscos entre o Estado e o fornecedor
do produto - industria farmacéutica. Esse modelo contratual € baseado na mitigacdo das
responsabilidades das partes, de modo que o pagamento do medicamento depende de maneira
direta dos proprios desfechos clinicos esperados.

O Reino Unido, conforme demonstrado, ha anos vem utilizando esse arranjo contratual
para garantir aos pacientes acesso a tratamentos de alto custo. As experiéncias internacionais
sinalizam que a efetividade desses acordos esta sujeita a forma pela qual s&o regulamentados,
pois a perfectibilizacdo é dependente do acompanhamento das condicdes de salde dos
beneficiados na vida real.

O capitulo 2 ¢é dedicado ao acesso a medicamentos 6rfdos no Brasil. Verificou-se que o
ordenamento juridico brasileiro reconhece o direito ao tratamento medicamentoso para
pacientes com doencas raras, cuja garantia, além de constituir objeto de discussao nas recentes
pautas legislativas, assume a construcdo de identidades coletivas sobre raridades.

A Portaria n°® 199/2014, do Ministério da Saude, é a responsavel por instituir a Politica
Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras. A norma preconiza, além do
direito ao tratamento medicamentoso, a promog¢do do respeito as diferencas e a aceitacdo de
pessoas com doengas raras, por meio da superacao de estigmas e preconceitos.

Nesse viés, a propria conscientizacdo publica sobre essas enfermidades assume
contornos juridicos, posto que o desconhecimento da sociedade e a propria invisibilidade da
causa atuam como fatores de fomento do preconceito e de maior engajamento social. A atuacao
das associacOes de pacientes serve como mecanismo de luta por reconhecimento de direitos
desse grupo social.

Na jurisprudéncia do STF o problema da dispensacédo de drogas 6rfas também tem sido
objeto de apreciacdo. No RE n°® 657.718 a Suprema Corte reconheceu a especificidade dos
medicamentos 6rféos ao estabelecer que a concessao judicial de produtos destinados as doencas
raras dispensa a regra da necessidade de registro sanitario, desde que haja registro em
renomadas agéncias de regulacdo no exterior. J& no RE 566.471, admitiu, em casos
excepcionais, a possibilidade de fornecimento de medicamentos de alto custo pelo poder
publico, desde que se comprove a hipossuficiéncia financeira do requerente e a impossibilidade

de substituicdo do medicamento por terapia similar. Até o0 momento, 0 STF ndo definiu os
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contornos juridicos exatos da matéria, pois em ambas ndo houve a publica¢do do acordédo e, em
particular, ainda ndo fixou a tese de repercussao geral do RE 566.471.

O pais tem tido avancos na formacdo de bases regulatdrias. Por meio da Resolucédo da
Diretoria Colegiada (RDC) 205/2017, da Anvisa, sdo estabelecidas, pela primeira vez, regras
para o registro de novos medicamentos 6rfaos, havendo, na prética, a flexibilizagdo do processo
de avaliagdo e registro sanitario. Apesar disso, ha incertezas em processos regulatorios atuais.

Um bom exemplo disso esta no caso Zolgensma®. O alto custo do farmaco — avaliado
em R$ 12 milhdes, tem evidenciado o carater impeditivo de acesso a medicamentos para
pacientes infantis pelo fato de que os valores exorbitantes de produtos médicos que custam
milhdes tém potencializado a necessidade de judicializacdo. Outro aspecto relevante é que cria
para o poder publico a tarefa de buscar solug6es praticas para o aprimoramento da precificacéo
de produtos médicos de alto custo, a exemplo da implementacdo de acordos de
compartilhamento de riscos.

O capitulo 3 versa sobre esses acordos no ordenamento juridico brasileiro. A
incorporacdo de produtos médicos ao SUS voltados as doencas raras consiste em um verdadeiro
problema juridico. Isso porque o alto custo da maioria dos medicamentos 6rfaos e as limitagdes
orcamentarias estatais sdo desafios para a Administracao Publica brasileira. Esses dilemas que
envolvem a extensdo préatica da universalidade e da integralidade do atendimento de saude
enquanto diretrizes do sistema publico de saude foram acentuados e, sobretudo, colocados em
evidéncia com o surgimento da pandemia da COVID-109.

De modo inédito no pais, a Portaria n® 1.297, de 11 de junho de 2019, do Ministério da
Saude, cria projeto piloto de acordo de compartilhamento de risco para incorporacdo de
tecnologias em salde, visando ao acesso ao Spinraza® para o tratamento da AME tipos Il e I1I.
No entanto, as insuficiéncias de regulamentacdo de clausulas especificas contribuiram para a
suspensdo dos efeitos desse arranjo contratual em 28 de agosto de 2020.

A portaria continua em vigor, mas com os efeitos suspensos diante da necessidade de
apresentacdo de dados técnicos pelo fornecedor do produto. Mesmo diante desse cenario, a
existéncia da previsdo de acordos de compartilhamento de riscos no contexto brasileiro e 0s
esforcos para aprimoramento desses arranjos contratuais representam ganhos e avancos
significativos em prol da efetividade da satde no pais.

Ha imperiosidade de uma nova regulamentacdo. Do ponto de vista do juridico, esse

regramento deve levar em conta, de maneira exaustiva, clausulas de desempenho especificas,
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como as obrigagdes das partes, o valor minimo e méaximo a ser pago pelo medicamento e a
manutencdo do acordo em caso de judicializacéo.

Portanto, na atual conjuntura, a incorporacdo de medicamentos 0rfdos ao pais por meio
de acordos de compartilhamento de riscos nao efetiva o acesso a medicamentos para pacientes
com doencas raras. Isso confirma a hipdtese suscitada na pesquisa de que os acordos de
compartilhamento de risco ainda necessitam de maior regulamentacdo no Brasil, 0 que constitui
um obstaculo na materializacdo do direito humano de acesso a medicamentos para pacientes
com enfermidades raras.

Por outro lado, o fato de o pais contar com os acordos contribui para 0 avango das
discussbes sobre a concretizacdo do direito & saide no &mbito doméstico por possibilitar,
inclusive, novos campos de estudo baseados em uma perspectiva nao reducionista e somente
limitada ao fenbmeno da judicializacdo. Dessa forma, representa uma tentativa, ainda que
incipiente, de superacdo da classica e exaustiva dicotomia entre reserva do possivel e minimo

existencial.
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