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APRESENTACAO

Sou farmacéutica, formada pela Universidade de Brasilia (UNB) em 2016. Possuo
especializacdo em Farmacologia Clinica e Hospitalar, e Farmacologia Clinica Oncolégica. Essa
dissertacdo ¢ a realizagdo de um sonho pessoal e profissional, que concretiza toda a minha

caminhada no Ministério da Saude desde o ano de 2017, como profissional farmacéutica.

Nos trés primeiros anos, pude atuar na politica da assisténcia farmacéutica, com a
aquisi¢do, programacao e distribui¢do de medicamentos nos trés componentes: Basico,

Estratégico e Especializado.

Eis que um novo desafio se apresentou em 2021, quando mudei totalmente de cendrio
no Ministério da Satude. Entrar no mundo da judicializagdo trouxe questdes reflexivas, que me
instigaram a alcangar voos longos, como a elaboragdo desta dissertacdo de mestrado. Este ¢ o
primeiro estudo com dados de custos e perfil dos pacientes ao longo de quase 4 anos de processo
de judicializagdo no &mbito do Ministério da Saude, e, portanto, traz contribuigdes importantes

para a gestdo do Sistema Unico de Satide (SUS) e para o meio académico.

Este trabalho contextualiza a relagdo do acesso a medicamentos pelo SUS e o papel
institucional do Poder Judiciario, principalmente no que tange ao tratamento de doengas raras

como a atrofia muscular espinhal (AME).

Os tratamentos para doengas raras sdo dispendiosos € onerosos para a maior parte da

populagdo e o acionamento do poder judiciario tornou-se a op¢ao para muitas familias.

A judicializagdo de medicamentos ¢ um fendmeno crescente, pois a indlstria
farmacéutica estd em constante desenvolvimento para melhorar e ampliar sua participagdo no
mercado. Por outro lado, a incorporacdo dos medicamentos nos sistemas publicos sugere a
necessidade de evidéncias que nem sempre sdo identificadas na mesma velocidade. O grande
ponto critico € a escassez de recursos no sistema de satide para cumprir as demandas judiciais
e principalmente a aplicacdo da pratica baseada em evidéncia cientifica para a tomada de

decisdo.

Ser4 que a medicina baseada em evidéncia ¢ utilizada para a tomada de decisao judicial?

O uso das evidéncias pode contribuir para a racionalizagdo da judicializagao da satde?

Apesar de atuar no Ministério da Satde, declaro que ndo hé conflito de interesse. Além disso,

os achados e discussdo apresentados neste trabalho nio refletem a opinido daquele 6rgao.



RESUMO

Objetivo: Investigar os custos e o perfil dos pacientes que demandaram judicialmente o
onasemnogene abeparvoveque (Zolgensma®) para o tratamento da atrofia muscular espinhal
(AME) no Ministério da Saude. Método: Estudo transversal, de natureza descritiva e desenho
censitario, com base em registros de acdes judiciais movidas contra o Ministério da Saude no
periodo de janeiro de 2019 a setembro de 2022. Os dados foram solicitados ao Ministério da
Satde, via Lei de Acesso a Informagdo. Foram extraidas informagdes sobre o perfil
epidemioldgico dos beneficiarios das ac¢des judiciais, bem como os gastos dispendidos pelo
Ministério da Satde nos casos de deferimento das solicitagdes. Resultados: Foram
identificados 136 processos judiciais, todos com tnico beneficidrio, dos quais 113 (83%) foram
favoraveis aos pacientes ao custo de R$ 944,8 milhdes no periodo analisado. Caracteristicas
demograficas (sexo e idade), clinicas (subtipos da AME, uso de suporte ventilatério ou
nutricional) e do processo judicial (tipo de servico advocaticio) ndo foram associadas com o
deferimento das ac¢des judiciais. O uso prévio de medicamentos (nusinersena ou ridisplam) foi
associado com o indeferimento dos processos judiciais. Das 113 a¢des judiciais concedidas em
favor dos pacientes, apenas 6 (5,3%) atenderiam os critérios estabelecidos atualmente pela
Comissao Nacional de Incorporagdo de Tecnologias — Conitec (criangas com até seis meses sem
suporte ventilatorio e nutricional). Houve dispéndio de R$ 146 milhdes com fornecimento do
onasemnogene abeparvoveque para criangas com idade superior a 2 anos, que estd fora da
recomendacao contida na bula do medicamento. Conclusdes: O Ministério da Satde incorre
em um alto custo com a judicializagdo do onasemnogene abeparvoveque para AME,
representando 2,45% do gasto total com medicamentos no SUS em 2019, incluindo gastos das
trés esferas administrativas. Parte das demandas judiciais tem sido deferida em divergéncia com
os critérios estabelecidos por agéncias de avaliagdo de tecnologias em saude e recomendagdes

do fabricante do medicamento.

Palavras-chave: atrofia muscular espinhal, onasemnogene abeparvoveque, judicializa¢ao

da saude, analise de custo, financiamento da satude.



ABSTRACT

Objective: Investigate the costs and profile of patients who sued in court onasemnogene
abeparvovec (Zolgensma®) for the treatment of spinal muscular atrophy (SMA) in the Ministry
of Health. Method: Cross-sectional study, descriptive in nature and census design, based on
records of legal actions filed against the Ministry of Health from January 2019 to September
2022. The data was requested from the Ministry of Health, via the Access to Information Law.
Information was extracted on the epidemiological profile of the beneficiaries of the legal
actions, as well as the expenses spent by the Ministry of Health in cases of granting the requests.
Results: 136 legal cases were identified, all with a single beneficiary, of which 113 (83%) were
favorable to patients at a cost of R$944.8 million (USD $192 M) in the period analyzed.
Demographic (sex and age), clinical characteristics (SMA subtypes, use of ventilatory or
nutritional support) and judicial process (type of legal service) were not associated with the
granting of legal actions. Previous use of medication (nusinersen or ridisplam) was associated
with the dismissal of legal proceedings. Of the 113 legal actions granted in favor of patients,
only 6 (5.3%) would meet the criteria currently established by the National Commission for the
Incorporation of Technologies — Conitec (children up to six months without ventilatory and
nutritional support). There was an expenditure of R$ 146 million (USD $29,76 M) on the supply
of onasemnogene abeparvoveque for children over 2 years of age, which is outside the
recommendation contained in the drug leaflet. Conclusions: The Ministry of Health incurs a
high cost with the judicialization of onasemnogene abeparvovec for AME, representing 2.45%
of total spending on medicines in the SUS in 2019, including expenses from the three
administrative spheres. Part of the legal demands have been granted in disagreement with the
criteria established by health technology assessment agencies and recommendations from the

drug manufacturer.

Keywords: spinal muscular atrophy, onasemnogene abeparvovec, judicialization, healthcare,

cost analysis, healthcare financing.



LISTA DE FIGURAS

Figura 1 - Numero de processos judiciais do setor publico e privado relacionados a saude

entre 08 anos de 2016 € 20T9......coiiiiiiiiii e 23
Figura 2— Etapas de implementagao do teste do pezinho ampliado no SUS..............cccvnen 35
Figura 3 — Tipos de Atrofia Muscular Espinhal 5q. .......ccccoiiiiiiiiiiiiiie 36



LISTA DE QUADROS

Quadro 1- Recomendacdes e restricdes de utilizagao do onasemnogene abeparvoveque pelo

fabricante e agéncias de avaliagdo de tecnologias em satde. .........ccocvvvviiieniiieniiien e 42



LISTA DE TABELAS

Tabela 1 - Informacdes das demandas judiciais do medicamento onasemnogene abeparvoveque
no ambito do Ministério da Saude entre janeiro de 2019 e setembro de 2022, Brasil. ............ 44
Tabela 2 - Gasto total despendido pelo Ministério da Satide com demandas judiciais do
medicamento onasemnogene abeparvoveque por tipo de AME no periodo de janeiro de 2019 a
setembro de 2022, Brasil. .......ooiiiiiiiiiiiiie i 45
Tabela 3 - Quantidade e gasto incorrido pelo Ministério da Satde para atender a demanda
judicial do onasemnogene abeparvoveque para tratamento da AME, estratificado por critérios

clinicos adotados por agéncias internacionais de avaliagdo de tecnologias em saude. ............ 45



AF

AME
ANVISA
ATS
CADTH
CAP
CEAF
CHOP-INTEND
CMED
CNJ

CNS
CONITEC
DENERU
DJUD

FDA

HIV

IAP
ICER
INP
LDO
LOA
NAT-JUS
NICE
OMS

PCDT

LISTA DE SIGLAS

Assisténcia farmacéutica

Atrofia Muscular Espinhal

Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria

Avaliacéo de tecnologias em saude

Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health

Caixas de Aposentadorias e das Pensdes

Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica

Children’s Hospital of Philadelphia Infant Test of Neuromuscular Disorders
Camara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos

Conselho Nacional de Justica

Conselho Nacional de Saude

Comissdo Nacional de Incorporacao de Tecnologias

Departamento Nacional de Endemias

Departamento de Gestdo das Demandas em Judicializacdo na Saude

Food and Drug Admisnistration

Virus da Imunodeficiéncia Humana (sigla em inglés para Human

Immunodeficiency Syndrome)

Institutos de Aposentadorias e Pensdes

Institute for Clinical and Economical Review
Instituto Nacional de Previdéncia Social

Lei de Diretrizes Orcamentérias

Lei Orcamentéria Anual

Nucleos de Apoio Técnico do Judiciario

National Institute for Health and Care Excellence
Organizagdo Mundial de Saude

Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas



PIB
PMVG
PNAF
PNAIPDR
PNTN
PPA

RDC
RENAME
RSA
SBGM

SMC

SMN

STA
STF
STJ

SUS

TRU/JEFs

Produto interno bruto

Preco maximo de venda ao governo

Politica Nacional de Assisténcia Farmacéutica

Politica Nacional de Atencéo Integral as Pessoas com Doencas Raras
Programa Nacional de Triagem Neonatal

Plano Plurianual

Resolucédo da Diretoria Colegiada

Relacdo Nacional de Medicamentos Essenciais

Risk Sharing Agreements

Sociedade Brasileira de Genética Médica e Gendmica

Scottish Medicines Consortium

Proteina de sobrevivéncia do neurdnio motor (sigla em inglés para Survival

of Motor Neuron)

Suspensdo de Tutela Antecipada
Supremo Tribunal Federal
Supremo Tribunal de Justica
Sistema Unico de Satde

Turma Regional de Uniformizacéo dos Juizados Especiais Federais



1.

2.

SUMARIO

INTRODUGAOQ ...ttt s s 17
OBUJIETIVOS.....ce ettt ettt et esbe e be e ine et 20
2.1.GERAL .. 20
2.2.ESPECIFICO.........coomioieeeeeeeeeeeeeeeeeeeee e 20
MARCO TEORICO ...ttt sssesssenas 21
3.1.A CRIACAO DO SUS E O DIREITO A SAUDE..........cccoovveiveereeeeeeerseeesenenn. 21
3.2.A JUDICIALIZACAO DA SAUDE........cooiiiieeeeeeeeeeeeeeseeeeseee e 22

3.2.1. Reflexos da judicializacio na gestao................coeceeeviiiiniiiiniiiineeeen 28

3.2.2. O papel da indistria farmacéutica na judicializacio........................... 30
3.3.DOENCAS RARAS . ... 31

3.3.1. Atrofia Muscular Espinhal.............ccccccoeiiiiiiiiiiieeeceee e 35

3.3.2. 0nasemnogene abePaArVOVEUE........eeruueeueerureerueerureenireaieeseeeseesssesnseesnsees 37
IMETODOS. ...ttt 40
4.1.CONTEXTO DO ESTUDO....c..ctiiiiiiiiiieeeeeeeee ettt 40
4.2.DESENHO DO ESTUDO.......ciiiiiiiiiieetee ettt ettt 40
A3 POPULACAO. ... 40
4.4 VARTAVEIS E FONTE DE DADOS.......cvviiriieieeisneeineeseeesssssessseesssessseesenns 40
4.5 ANALISE DOS DADOS.......vvrummiimmiimeiineesneisseisesssssssssssssssssssssessssssssssssessenas 41
4.6.ASPECTOS ETICOS.....couiiiirrireiseiseeiesie st 42
RESULTADOS. ...ttt ettt st e e b e nbeeneeas 43
DISCUSSAD.......cvorurirerereeisesieesssessses st 46
CONSIDERAGOES FINAIS......cooiiieeeeeeeee et ne s 50
REFERENCIAS. ..ottt ssneens 52
ANEXO ...ttt sttt ettt ebe e 61



17

1. INTRODUCAO

A Constituicao Federal de 1988 reconhece que a saude ¢ direito fundamental do cidadao
(Art.6) e determina que o Estado € o responsavel por sua garantia (Art.196). Estes deveres do
Estado se consolidam em agdes e servigos publicos de saude integrados em uma rede regional
e hierarquica, regida por principios de universalizag¢do, equidade e integridade, constituindo o
Sistema Unico de Saude (SUS). O SUS est4 regulamentado pela Lei n° 8.080/90, tornando-se
um dos maiores ¢ mais complexos sistemas de saude publica do mundo, abrangendo agdes

curativas, de promogio, protecdo e recuperacio da saude'.

A Politica Nacional de Assisténcia Farmacéutica (PNAF), aprovada pela Resolugao n°
388 de 2004 do Conselho Nacional de Saude (CNS), integrou a assisténcia farmacéutica como
um dos servigos disponibilizados pelo SUS. Esta politica trouxe consigo um conjunto de
estratégias que ampliaram o acesso a medicamentos, e, dessa forma, a aquisi¢ao, dispensacao,

qualidade, seguranca e o uso racional ganharam maior respaldo ne cendrio nacional?.

No SUS, a Assisténcia Farmacéutica esta dividida em trés componentes (Componente
Basico, Componente Estratégico e Componente Especializado), de acordo com a forma de
organizacao, financiamento, elenco e critérios para acesso e disponibilidade dos medicamentos.
O componente basico inclui medicamentos destinados ao tratamento de condi¢des de saude na
Atengdo Primaria a Saude; o componente estratégico, por medicamentos utilizados em agravos
endémicos e de importancia epidemiologica; e o componente especializado, por medicamentos
aplicados ao tratamento de doengas cronico-degenerativas, incluindo as doengas raras. As linhas
de cuidado do componente especializado estdo definidas em Protocolos Clinicos e Diretrizes

Terapéuticas (PCDT)’.

No Brasil, o registro de medicamentos € realizado pela Agéncia Nacional de Vigilancia
Sanitéria (Anvisa), a luz de sua eficicia, seguranca e boas praticas de fabricacdo. Para serem
disponibilizados pelo SUS, estes farmacos passam por um segundo crivo, a avaliagdao de
tecnologias em saude (ATS), em um processo orquestrado pela Comissdo Nacional de
Incorporacdo de Tecnologias no SUS (Conitec) do Ministério da Saude*. As avaliacdes da
Conitec sdo baseadas em evidéncias cientificas, levando em consideragdo aspectos de eficacia,
efetividade, seguranca do medicamento, além da avaliacdo econdmica de custo-efetividade em

relacdo as opgdes terapéuticas ja existentes no SUS®.

Os custos crescentes em saude, o reconhecimento da limitagdo dos recursos, a

necessidade de garantir os direitos constitucionais € a crescente intervencao do Poder Judiciario
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faz com que a ATS seja peca fundamental no processo de decisdo quanto a incorporacdo € ao

uso das tecnologias em saude™.

Muitos medicamentos representam um elevado impacto financeiro, ¢ a analise da
Conitec em meio a rapida expansdo do mercado farmacéutico, ¢ primordial para garantir a

sustentabilidade do sistema de satde®.

Os processos decisorios sobre incorporagdo de tecnologias para doengas raras tém
desafiado os sistemas de satide no mundo’. Por um lado, geralmente essas tecnologias sio de
alto custo, apresentam baixa qualidade das evidéncias clinicas com significativas incertezas
sobre seus efeitos de médio e longo prazos; por outro lado, muitas vezes ndo hé tratamento
alternativo, as doengas sdo altamente incapacitantes e os pregos das tecnologias sdo proibitivos
para os pacientes arcarem individualmente, comprometendo os principios da integralidade e

equidade do SUS®.

A Atrofia Muscular Espinhal (AME) 5q ¢ uma doenca rara, sem cura, que faz parte das
condi¢des clinicas atendidas pelo Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica
(CEAF)’. Todos os farmacos nusinersena (Spinraza®), risdiplam (Everysdi®) e onasemnogene
abeparvoveque (Zolgensma®) destinados ao tratamento da AME receberam recomendacao de

incorporagdo ao SUS pela Conitec!'® 14,

A incorporacdo do primeiro medicamento para AME no SUS ocorreu em 2019 e, na
época, ganhou notoriedade na midia. O nusinersena foi referido como o medicamento mais caro
j& adquirido pelo sistema de saude brasileiro, com seu preco maximo de venda ao governo
(PMVG) chegando a R$ 247.399,94 por frasco'®>. O ultimo a ser incorporado foi o

onasemnogene abeparvoveque, com preco de R$ 5,7 milhdes por dose-tinica'*,

Em todas as decisdes, a Conitec avaliou os estudos publicados e estabeleceu alguns
critérios para a disponibilizagio dos medicamentos '°!>. Nem todos os pacientes preenchem a

esses critérios, e muitos buscam o Poder Judiciario para obter acesso aos farmacos'¢.

O custo do tratamento da AME com onasemnogene abeparvoveque, por exemplo, torna-
se proibitivo até mesmo para aqueles que possuem renda alta, e a sua judicializagdo tem se
tornado cada vez mais frequente no SUS. Por se tratar de uma terapia génica, muitas familias o

enxergam como um produto curativo'’.

As decisoes judiciais proferidas devem ser realizadas de forma criteriosa, pois sao

capazes de gerar riscos ao gerenciamento das agdes e servigos publicos de satde, colocando em
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cheque a dimensdo coletiva da satide!s. Os estudos demonstram que os beneficios do
onasemnogene abeparvoveque foram atingidos por populagdes com perfil clinico especifico.
Acredita-se que grande parte das decisdes favoraveis ao autor sdo baseadas apenas nas
solicitagdes individuais e concedidas sem consideragao das politicas publicas formuladas e das
evidéncias publicadas. Nenhuma pesquisa at¢ o momento avaliou o perfil de pacientes ¢ o

impacto monetario da judicializa¢ao do onasemnogene abeparvoveque no ambito do SUS.
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2. OBJETIVOS

2.1.Geral
Investigar os custos e o perfil dos pacientes que demandaram judicialmente o

onasemnogene abeparvoveque (Zolgensma®) para o tratamento da atrofia muscular espinhal

(AME) no Ministério da Saude no periodo de janeiro de 2019 a setembro de 2022.

2.2.Especifico

e Descrever o perfil demografico e clinico dos pacientes com diagnostico de AME que
impetraram agdo judicial contra o Ministério da Satude para obten¢do do medicamento
onasemnogene abeparvoveque no periodo do estudo.

e Calcular o custo incorrido pelo Ministério da Saude nos processos de deferimento das
acdes judiciais para obtencdo do medicamento onasemnogene abeparvoveque no
Ministério da Satide no periodo de janeiro de 2019 a setembro de 2022.

e [Estimar os custos das agdes judiciais deferidas fora dos critérios estabelecidos pela

Conitec e outras agéncias de ATS.
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3. MARCO TEORICO

3.1.A CRIACAO DO SUS E O DIREITO A SAUDE

Desde a época do Brasil Colonia, a saude brasileira vem enfrentando diversas mudancgas
e avangos. Ao longo das trés décadas de existéncia do SUS, o surgimento de novas demandas e

desafios permanecem constantes'’.

A vinda dos portugueses no periodo da colonizagdo contribuiu para a disseminacao de
doencas ¢ a morte de milhares de pessoas. Naquela época, ndo existia infraestrutura e
planejamento de saude, e o tratamento das enfermidades era realizado por pajés, curandeiros,
boticarios, sangradores e cirurgioes-barbeiros, os quais utilizavam técnicas supersticiosas,

plantas e ervas medicinais!®.

A medida que a colonizagdo avangava, a prestacio de servico de saude se diferenciava
pela classe social. Para quem podia custear o tratamento, estava disponivel o uso de praticas
médicas realizadas pelos Jesuitas e técnicas de sangria executadas pelos barbeiros. As Santas
Casas de Misericordia, unidades filantropicas mantidas pelas doagdes da comunidade, se
encarregavam de atender as pessoas que ndo possuiam renda e que necessitavam de atencao a
saude. As primeiras a¢des publicas de satde surgiram no século XVII devido a crise econdmica
ocasionada pela epidemia de sarampo, onde o governo passou a se preocupar com o controle

das doengas e o saneamento das cidades portudrias'®?°.

A vinda da familia real portuguesa influenciou a ascensdao industrial, o aumento
populacional e dos problemas de satide, e a criacdo das primeiras escolas de medicina. Mesmo
que os avangos de saide tenham sido discretos em todo o periodo colonial e republicano, os
acontecimentos desta €época colaboraram para o inicio das politicas sanitarias no Brasil durante

o0 século XIX?°,

Nos anos de 1920, com a necessidade em atender a demanda dos trabalhadores, foram
criadas as Caixas de Aposentadorias e das Pensdes (CAPs). Os beneficios previdencidrios nao
estavam disponiveis a todas as categorias de profissionais e o vinculo se estreitava entre a

empresa e o empregado, sem atuagdo do Estado?!.

Somente nos anos de 1930, as CAP foram substituidas pelos Institutos de
Aposentadorias e Pensdes (IAP), e os direitos previdencidrios das categorias profissionais

selecionadas foram vinculados ao poder publico. Em 1953, foi criado o Ministério da Satude e
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em 1956, o Departamento Nacional de Endemias (Deneru), com o objetivo de instituir uma

politica puiblica com énfase em prevencio '°.

O golpe militar de 1964 trouxe dificuldades ao Estado em suprir todas as demandas de
saude dos contribuintes, e os servigos de assisténcia médica passaram a ser comprados pelo
governo e oferecidos por instituicdes privadas. As pressdes por uma satide mais igualitaria e
universal aumentaram, e os IAP foram unificados com a criagdo do Instituto Nacional de
Previdéncia Social (INPS). O INPS permitiu que todos os trabalhadores tivessem os beneficios
previdencidrios, independente da categoria profissional. Durante a década de 1960, os
indicadores brasileiros ficaram mais criticos, doencas antes erradicadas voltaram a ser
identificadas, houve superlotacdo dos hospitais e aumento da pobreza. Os servicos de satde

viviam um colapso e movimentos populares surgiram em prol de transformacdes na satide??.

O direito a universalizacdo da saude e as mudangas necessarias para sua garantia
ganharam destaque na Conferéncia Internacional de Assisténcia Primaria a Satide e nas pautas
da Organizacdo Mundial de Satde (OMS) e, em 1970, nascia a Reforma Sanitaria, que
contribuiu para a criagio da Constitui¢io Federal de 1988 ¢ do Sistema Unico de Saude (SUS)
em 1990. O periodo de reforma foi marcado por um conjunto de a¢des que buscavam definir e
reformular as necessidades prioritarias da saide no Brasil, fundado na ideia de cidadania e
universalidade. Houve participag@o de varios protagonistas, dentre eles, profissionais da saude,
politicos, estudantes e institui¢des?. O direito a satide deixou de ser exclusivo aos contribuintes

da previdéncia e seus dependentes, e passou a ser garantido a todos os cidaddos'®.

O SUS ¢ regido por trés principios doutrinarios: Universalidade, Equidade e
Integralidade. Diferente do cenario vivido antes de 1988, este novo sistema de saide ndo
garante apenas assisténcia médico-hospitalar, mas também prevé a promogdo, protegao,
recuperacdo e reabilitacdo. Enquanto a satide era centralizada e de responsabilidade federal,
sem a participacdo dos usuarios, o modelo de satide do SUS ¢ descentralizado, municipalizado

e participativo®.

3.2.A JUDICIALIZACAO DA SAUDE

O direito a saude ¢ reconhecido na Constitui¢ao Federal de 1988 como um direito social
fundamental de protecdo a vida e a dignidade da pessoa humana. Neste contexto, sao exigidas
do Estado a elaboracdo e implementacdo de acdes e servigos publicos para sua realizagdo e

garantia®®,
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Frente aos desafios de efetivar o direito a satide por parte do Estado brasileiro, cresce o
descontentamento social. Os programas governamentais ndo conseguem atender a todos os
interesses da sociedade, pois existem diversas concepgdes individuais sobre vida digna e

inimeras interpretacdes sobre a extensdo do direito a saude®.

Quando as necessidades dos cidaddos ndo sdo atendidas pelas politicas publicas, uma
alternativa ¢ demandar judicialmente aos entes federativos ligados ao SUS, cabendo ao Poder
Judiciario interpretar e arbitrar sobre essas solicitagdes. Neste contexto, surge a judicializagdo
da satde, que compreende a busca da efetivagdo do direito a saude por meio do Poder

Judiciario®®.

A judicializacdo da satde se iniciou nos anos 1990 com as acdes judiciais que
demandavam tratamentos para pessoas vivendo com HIV. Desde entdo, vem se fortalecendo
nos tltimos trinta anos®’. De 2016 a 2019, o ntimero de processos judiciais relacionados a satde

aumentou 160%, conforme demonstrado na Figura 1%,

Figura 1- Numero de processos judiciais do setor publico e privado relacionados a satde entre
os anos de 2016 ¢ 2019.
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Fonte: Adaptado de Conselho Nacional de Justi¢a,2019.

Balestra Neto (2019) relata que a evolugdo historica da judicializagdo da saude passou
por trés fases. Na primeira fase, iniciada em 1990, a jurisprudéncia dos 6rgaos colegiados do
Judiciario entendia que ndo podia haver interferéncia do Poder Judiciario nas politicas de satide.

Muitas decisdes eram negadas, por ndo haver orgamento destinado ao atendimento de despesas
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ndo autorizadas. Na segunda fase, iniciada nos anos 2000, as decisdes judiciais passaram a ser
deferidas em favor da parte, e os problemas or¢gamentarios ndo eram vistos como obstaculos
para garantir a dignidade humana e o direito a saiude. E por fim, a terceira fase, em meados da
década de 2000, onde a jurisprudéncia passou a realizar uma analise minuciosa do caso concreto

e adotar critérios de evidéncias para o deferimento .

As repercussoes acerca do crescimento exponencial da judicializagao e da interferéncia
do Poder Judiciario nas politicas publicas ganharam debates nos ultimos anos e provocaram a
realizacdo de audiéncias publicas, resolugdes e teses, com o intuito de uniformizar o
entendimento da jurisprudéncia nas demandas judiciais de saude®’. Houve também
aproximacao dos gestores de saide com todos os atores do sistema de justica, com a finalidade
de contribuir para a melhoria da prestagdo jurisdicional e do funcionamento da saude. Esta
teoria baseia-se nos didlogos institucionais/constitucionais e tem permitido a criagdo de uma

cultura mais dialdgica e menos judicialista 3!

Nas duas audiéncias realizadas pelo Supremo Tribunal Federal (STF), respectivamente
em 2009 e 2017, definiu-se que a responsabilidade de cumprimento das decisdes ¢ solidaria
entre os entes federativos, e que ¢é inconstitucional o SUS oferecer a internagdo com
acomodagao superior e atendimento diferenciado por preferéncia médica, mediante pagamento

de diferenca dos valores .

O STF julgou dois Recursos Extraordindrios n® 566.471 e n° 657.718, estando as
decisdes materializadas em duas teses: Tema 500 e Tema 793. O julgamento destes processos
foi um marco importante para definir o fornecimento de medicamentos de alto custo e sem

registro na Anvisa®.

O tema 500 delibera que o Estado ndo pode ser obrigado a fornecer medicamentos
experimentais e sem registro da Anvisa, salvo em algumas situagdes. A concessao judicial de
medicamento sem registro na Anvisa podera ocorrer, excepcionalmente, quando preenchido trés
requisitos: existir pedido de registro do medicamento no Brasil (com exce¢do de medicamentos
orfaos para doencas raras e ultrarraras); se o medicamento possuir registro em agéncias de
regulagdo internacionais, € se ndo houver substituto terapéutico registrado no Brasil. Ainda,
conforme o tema 500, as acdes de medicamento sem registro na Anvisa devem ser direcionadas

apenas em face da Unido®%%.

O tema 793, assim como a Suspensdo de Tutela Antecipada (STA) n°175 julgada na

Audiéncia pelo STF em 2017, fixou a responsabilidade solidaria de cumprimento entre os entes
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federativos, competindo a autoridade judicial direcionar o cumprimento e o ressarcimento

conforme as regras de reparti¢io e dnus financeiro™,

A audiéncia de 2009 culminou na publicagdo da resolucao de n° 107/2010 do Conselho
Nacional de Justica (CNJ), que institui o Férum de Satde, com o objetivo de solucionar e
monitorar as demandas em saude. Posteriormente, em 2016, houve também a publicag¢do da
Resolugdo n°® 238, que determina a criagdo dos Nucleos de Apoio Técnico do Judiciario (NAT-
JUS). Os NAT-JUS sao constituidos por profissionais da satide responsaveis por elaborar

pareceres fundamentados na medicina baseada em evidéncias®'.

Desde a criagao do SUS, hé regulagdo para os servicos de satide serem descentralizados,
regionalizados e hierarquizados, com o objetivo de respeitar as diversidades locais e regionais,
e aumentar a qualidade e o acesso aos cuidados de satde****. O Art. 23, II, da Constituicio
Federal 1988, prevé a competéncia comum da Unido, estados, Distrito Federal e municipios na
garantia da saide. Mesmo com as responsabilidades pactuadas nas comissdes intergestores de
ambito nacional, estadual e regional, os pactos raramente tém sido respeitados’’. Alguns autores
mencionam as dificuldades dos 6rgdos judiciarios em direcionar o cumprimento ao ente, de

fato, competente 23033,

Viérios instrumentos normativos foram criados para conferir as atribui¢des individuais
e coletivas de cada ente. Contudo, nem todas as responsabilidades estao claramente definidas,
e devido as particularidades de cada politica, acdo e programa de satide, ¢ comum que os

profissionais do judicidrio nio conhecam todos os aspectos institucionais *°.

Os mecanismos de ressarcimento também sao complexos, pois as leis da saude que
tratam de orcamento — Constituicdo de 1988, Lei n. 8.080/1990, Lei n. 8.142/1990, Emenda
Constitucional n. 29/2000 e Lei Complementar n. 141/2012, ndo especificam os procedimentos

de ressarcimento’>3>,

Em 2021, a Turma Regional de Uniformizagdo dos Juizados Especiais Federais da 4°
Regido (TRU/JEFs) unificou o entendimento sobre direito de ressarcimento de despesas
médicas particulares pelo Poder Publico, apenas nos casos em que for comprovada urgéncia e
emergéncia de tratamento; ineficiéncia ou inexisténcia do servico publico, e incapacidade

financeira do autor custear o tratamento>°.

No caso de medicamentos registrado na Anvisa, mas ndo incorporados ao SUS, o

Supremo Tribunal de Justica (STJ) determinou, em julgamento realizado em 12 de abril de
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2023, que o autor serd responsavel por escolher o ente publico demandado e se a agdo sera
ajuizada em face de um ou de mais de um dos trés entes ptblicos. O entendimento encontra-se

valido, até que o tema seja julgado pelo STF*’.

O cendrio da judicializagdo ¢ bastante desafiador e tem se tornado uma questdo
importante nas pautas do STF e STJ. Trata-se de um tema complexo, em constante atualizacao,

e com um longo caminho a ser percorrido’®.

Por um lado, o sistema publico de saude brasileiro demonstra a capacidade de financiar
e manter os melhores tratamentos do mundo a pessoas vivendo com HIV e tuberculose, e de
promover transplantes de alta complexidade, por exemplo. De outro lado, existe a insatisfagao
dos cidadaos, principalmente no que tange ao fornecimento dos medicamentos. Um dos

principais produtos de satide demandados nos tribunais sdo os medicamentos™.

A oferta dos medicamentos no SUS segue as diretrizes da Politica da Assisténcia
Farmacéutica, conforme suas caracteristicas, forma de organizagdo e financiamento. Os
medicamentos da Assisténcia Farmacéutica (AF) constam na Relagdo Nacional de
Medicamentos Essenciais (RENAME), e alguns devem ser prescritos em conformidade com os
respectivos protocolos clinicos. O fato de um medicamento constar no elenco do SUS nao

implica, necessariamente, seu fornecimento para todos os casos'.

A Conitec ¢ responsavel por recomendar a inclusdo de um medicamento no SUS, e sua
decisdo ¢ baseada em evidéncias cientificas, aspectos de eficacia, efetividade, seguranca e
custo-efetividade em relagdo as opgdes terapéuticas ja existentes no SUS°. No intuito de
padronizar a utilizagdo e dispensagdo destes medicamentos, esta Comissao também elabora as
diretrizes clinicas com base em evidéncias cientificas. As diretrizes clinicas sdo documentos
que estabelecem os critérios de diagnostico da doenca, o tratamento preconizado, as posologias
recomendadas, os mecanismos de controle e acompanhamento e o perfil de pacientes aptos a

utilizar o medicamento no SUS*.

A maioria dos medicamentos demandados nas a¢des judiciais ndo estdo elencados na
Rename. Em outras situagdes, o medicamento faz parte desta relagdo, mas sdo solicitados por

demandantes com condi¢des de satide niio preconizados ou incluidos nos protocolos?®.

Muitos estudos realizados em diferentes regides do pais demonstram que a maioria das
acoes judiciais de medicamento deferidas utilizam como base apenas a prescricdo médica

apresentada pelo reivindicante. Essa prescri¢do pode conter tanto medicamentos disponiveis
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como ndo disponiveis pela assisténcia farmacéutica do SUS, alguns sem registro pelo 6rgdo de

vigilancia sanitaria no pais ou em indicagio terapéutica nio constante do registro sanitario*’.

Uma pesquisa realizada na Secretaria Estadual de Sao Paulo demonstrou que 58% das
acodes judiciais de medicamentos sdo decorrentes da prescricdo de médico particular, 78% delas
continham medicamentos que ndo eram padronizados no SUS, 2% eram produtos importados
sem registro na Anvisa, e, em 22% das acdes, se pedia medicamentos por meio de marcas
comerciais especificas. Mesmo que a doenga e seu tratamento se encontrem contemplados no

sistema de saude, as demandas judiciais demandam outros medicamentos *.

A obrigatoriedade de fornecimento de medicamentos ndo contemplados no SUS foi
discutido pelo Recurso Especial n® 1.657.156/RJ, descrito no Tema 106, ficando firmado a
concessao nos casos que: a) houver comprovagao por laudo médico fundamento e expedido por
médico que assiste o paciente, da imprescindibilidade ou necessidade do medicamento, assim
como da ineficacia, para o tratamento da moléstia, dos fdrmacos fornecidos pelo SUS; b)
incapacidade financeira de arcar com o custo do medicamento prescrito; c¢) existéncia de

registro do medicamento na Anvisa*?.

A literatura também aponta que o protagonismo do Poder Judiciario pode contribuir para
o aprimoramento das politicas publicas e tem sido importante para a efetivagdo do direito a
saude, embora a sua atuagdo muitas vezes comprometa a gestao e a previsibilidade de recursos

destinados as politicas ptiblicas®.

Existem pressoes da industria e associagdes de pacientes, e, muitas vezes, ha conflito de
interesse nas prescricdes médicas em favorecer do uso de novas terapias®. Por isso, a visdo
técnica do judiciario na tomada de decisdo, por meio da medicina baseada em evidéncia, ¢
importante para garantir a macrojustica e fornecer maior racionaliza¢do e efetividade das

demandas judiciais***.

Muitos operadores do direito argumentam a favor do judiciario garantir o direito a satde,
principalmente nos casos de risco de morte e omissdo do Estado. Outros, discutem que o
judiciario nao possui conhecimento técnico para decidir os riscos a saude e que os magistrados

nio podem ser vistos como prescritores de medicamentos™.

A utilizagdo de um didlogo qualificado com os parceiros da Justica e os gestores da
satide publica e suplementar pode contribuir para evitar novas demandas'®*. O livro La

Sciencia in Tribunale, de autoria de Luca Simonetti, indica que a judicializagdao das ciéncias
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(satde, principalmente) ¢ um grande problema, pois os juizes ndo possuem conhecimento
técnico em ATS e erram com frequéncia*®. Uma das criticas mais frequentes a judicializaco é
o fato de o juiz conceder qualquer tecnologia que supostamente traria beneficios, sem

considerar a evidéncia cientifica e o registro da Anvisa®’.

Na audiéncia realizada em 2009 pelo STF, duas propostas foram defendidas para
contornar a judicializagdo. A primeira considera que as opinides de 6rgdos federais de regulagao
da satide, como a Anvisa e Conitec, sao essenciais na tomada de decisdo, ¢ a segunda diz a

respeito do Judiciario considerar os protocolos clinicos do Ministério da Satde®.

Entende-se que a judicializagdo ¢ reflexo dos conflitos sobre a percepcao dos direitos a satde
das partes interessadas (usuario do sistema de satide e provedores de servigos de saude), sendo
o Poder Judiciario o arbitro natural para dirimir esses conflitos. No entanto, urge a necessidade
de se avaliar a judicializagdo das politicas publicas de forma acurada, analisando seus pontos

positivos e negativos, e a sua importancia quando bem empregada®’.

3.2.1. Reflexos da judicializacdo na gestiao

O gasto do Ministério da Satde em agdes judiciais de medicamentos cresceu
significativamente entre 2012 e 2016 (221%), alcangcando R$ 1,5 bilhdo neste Gltimo ano e
mantendo-se em cerca de R$ 1,1 bilhdo entre 2017 e 2019*®. Ressalta-se que os niimeros podem
ser maiores, pois algumas agdes também direcionam o atendimento a outros entes federativos
(estados e municipios), os quais geralmente figuram como corréus. A crescente judicializagdo
desorganiza a gestdo, por demandar a todos os entes federados de forma solidaria, e, desta

forma, ndo cumpre o principio de descentralizagio do SUS 2.

Os custos da judicializag@o vao além do atendimento do pleito demandado. Quando uma
demanda ¢ gerada, diversos 6rgdos sdo acionados, como a Defensoria Publica, Ministério
Publico e Tribunais, ocasionando um custo expressivo para o Estado, como um todo. Além
disso, custos extras relacionados ao reexame de matéria e honorarios advocaticios também
podem estar envolvidos. Todos esses custos oneram os cofres ptblicos e reduzem recursos que

poderiam ser aplicados na satide preventiva e corretiva dos usuérios do SUS®.

Para muitos, o direito a satide exige do Estado o dever de prestar tudo sem nenhum
custo, contudo, ha de se ponderar o desequilibrio do sistema ptiblico de satde*®. Existe um
orcamento anualmente destinado para a saude, e este tem sido insuficiente para a cobertura

completa de todas as necessidades de saude. A cada ano, o Poder Executivo encontra formas de
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gerenciar seu or¢amento, de modo a dar cumprimento as sentencas judiciais, mesmo sem prever

na lei orgamentaria um orcamento especifico para a judicializagdo®.

A norma or¢camentaria do Poder Executivo esta prevista na Constitui¢ao Federal de
1988, sendo definida por trés instrumentos que regulamentam a gestdo de execugdo e
planejamento dos gastos publicos: o Plano Plurianual (PPA), a Lei de Diretrizes Orgamentarias
(LDO) e a Lei Orgamentaria Anual (LOA). O PPA ¢ elaborado no primeiro ano de exercicio do
Chefe do Poder Executivo para os 4 anos seguintes, e ¢ responsavel por planejar as despesas de
capital e outras decorrentes dela, e aquelas relativas aos programas de dura¢do continuada. A
LDO orienta o orgamento do governo para o ano seguinte, com base no que foi estabelecido no
PPA, definindo as prioridades da Administragdo Publica com metas e riscos fiscais. A LOA
prevé as receitas e despesas do governo, indicando quanto serd aplicado em cada area e de onde

virdo os recursos’’.

O or¢camento publico destinado a satde ¢ definido na LOA por estimativas da receita e
despesas de cada exercicio financeiro, havendo prioridades nas manutengdes de programas
destinados a execucao das politicas publicas. Diante do cendrio judicial, € prevista uma reserva

para o atendimento das demandas judiciais em satde *®.

Sem o planejamento dos gastos publicos, haveria desarranjo total dos coftres publicos, o
que impactaria a coletividade, uma vez que o dinheiro ptblico nio é infinito*®. Se por um lado,
o orcamento ¢ planejado, por outro, as decisdes judiciais representam gastos imprevisiveis aos
recursos destinados a saude, principalmente quando determinam o custeio de tratamentos
experimentais, com alta incerteza sobre sua eficicia e seguranga e razdo de custo-efetividade
incremental muito superior a disponibilidade a pagar do sistema de satide*’. O gasto com ac¢des

judiciais em 2019 pelo Ministério da Satde consumiu 21% dos recursos destinados ao CEAF?’.

Em 2020, o Brasil apresentou o segundo maior endividamento publico (87,9% do
produto interno bruto -PIB), perdendo para o Libano e ultrapassando paises como Argentina,
Colombia, México e Chile. Os gastos com saude publica e privada no Brasil representam 9,6%
do PIBS!, valor muito préximo de paises como o Canada (10,4% do PIB) e Reino Unido (9,9%

do PIB), onde a satide é vista como um servigo de qualidade®’.

Mesmo a satde sendo uma das dreas que recebe maior orgamento publico, existe
escassez de recursos para o atendimento dos servigos publicos®’. Ha uma discussio que o
or¢amento destinado a saude precisa acompanhar as demandas da sociedade, e, portanto,

deveria ser aumentado para lidar com o novo cenéario*?. Entretanto, ha de se ressaltar que até
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mesmo os paises que mais investem em satde como a Libéria, Serra Leoa, Estados Unidos da
América, Tuvalu e Ilhas Marshall, ndo possuem um servico de referéncia como o do Canada e
Reino Unido, que investem menos em termos de percentual do PIB. A OMS estima que 20% a
40% do gasto total com saude ¢ perdido por ineficiéncia e mal aplicacdo dos recursos. Neste
sentido, ¢ importante que os gastos com saude, e até mesmo com a judicializagdo, sejam bem
aplicados >2. Gomes et al (2014) ressaltam que ha defensores da judicializagdo que argumentam
que o gestor nao pode alegar falta de recursos para cumprir suas responsabilidades, pois se bem

otimizados, esses recursos sdo suficientes para o cumprimento de suas responsabilidades *°.

Tem-se observado avangos continuos na medicina e na tecnologia mundial, os quais
permitem solugdes mais eficazes e personalizadas no tratamento das doengas. As novas terapias
tém sido propagandeadas como técnicas inovadoras, capazes de corrigir e tratar doencgas a nivel

molecular. Um exemplo disso sio as imunoterapias e as terapias genéticas**.

Esses avancos também aumentam os custos desses servicos e elevam as despesas
publicas nesse setor. A limitagdo dos recursos impoe desafios aos sistemas de saude, os quais
precisam adotar critérios, implicitos ou explicitos, para priorizar as demandas de saude da
populacdo. Para além dos custos, ha incertezas sobre os efeitos em satide a médio e longo

prazos, tornando a decisdo de disponibiliza-las nos sistemas de saude mais desafiadora™.

Uma tese muito utilizada para condicionar a atuacao do Estado ¢ a teoria da reserva do
possivel, em que a efetivacao dos direitos sociais e fundamentais serd viabilizada até o limite
dos recursos disponiveis. A teoria ndo deve ser utilizada sem fundamento, pois se deve respeitar
o minimo existencial®*. E esse minimo gera conflitos de entendimento, pois muitos autores do
judiciario ndo aceitam discussdes econdmicas nos temas de saude e sempre alertam que: “4

satide néio tem preco”, “A vida néo tem preco’>>.

Na maioria das vezes, a judicializacdo tem carater individual e o fornecimento de um
determinado medicamento a um unico individuo pode representar a falta de outros para o
restante da coletividade, o que viola o principio da isonomia. Em 2021, mais de 700 mil
processos eram acdes individuais e em 2022 foram registradas mais 263 mil nessa mesma

modalidade *°.

3.2.2. O papel da industria farmacéutica na judicializacao
O setor de medicamentos ¢ um dos mais lucrativos do mundo, € novos medicamentos
sdo desenvolvidos com frequéncia. Algumas vezes, as novas moléculas ndo agregam beneficios

terapéuticos, mas ajudam a perpetuar o conceito, equivocado, de que o novo € melhor do que o
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jé existente, acompanhado dos devidos acréscimos no preco. Com tantas opgdes farmacéuticas,
a medicina atual raramente dispde de Unica op¢do medicamentosa para o tratamento. Sao
farmacos semelhantes, em eficicia e seguranca, aos ja existentes €, mais uma vez, volta-se a

ideia de uso racional dos medicamentos e a de relacio custo-efetividade®’.

Um exemplo claro de custo-efetividade ocorreu com os medicamentos destinados ao
tratamento da hepatite viral cronica C, para o qual o SUS disponibilizava a alfa-interferona. Foi
lancada no mercado a mesma molécula, com uma alteracao estrutural, que trouxe um pequeno
diferencial na resposta terapéutica em relacao a apresentacao convencional. O prego era muito
superior ¢ incompativel com os resultados terapéuticos. O gasto mensal do tratamento dessa
condi¢do de satide por paciente com o novo medicamento era de aproximadamente R$ 3.000,00,
enquanto o valor médio mensal gasto quando utilizada alguma das distintas apresentacdes das
alfa-interferonas convencionais disponibilizadas no SUS era de R$ 300,00/més. Os estudos
disponiveis na época, mostravam uma diferenga na resposta viral sustentada de 54% para

alfapeginterferona e 47% para a alfainterferona convencional®>.

Em levantamento realizado em 2012, quanto aos medicamentos para
mucopolissacaridoses (doenca rara), cerca de 97% da despesa de judicializacdo foi feita com
um Unico distribuidor, a UnoHealthcare Inc., empresa especializada em restrita carteira de
medicamentos de alto custo, que ainda estavam em fase experimental e que tinha o Brasil como
seu maior comprador: mais de R$ 213 milhdes foram comprados em medicamentos dessa

empresa no periodo de 2006-2010%.

Os laboratérios farmacéuticos investem 75% em marketing farmacéutico e buscam
contemplar seus interesses econdmicos frente a disponibilizagdo de novas terapias ao SUS.
Existe também a pressao aos advogados para defender os pedidos judiciais, € o uso de
superespecialistas para sustentar a evidéncia cientifica, que passou a ser exigida pelo Judicidrio
nas tomadas de decisdo. O controle da precificagdo das tecnologias de saude e o controle ético
dos profissionais sao medidas que podem diminuir o impacto da judicializagdo. No Brasil, 22%
dos médicos afirmaram que confiam plenamente nas publicidades e 68% deles disseram

prescrever sob influéncia direta da publicidade 168,

3.3.DOENCAS RARAS
As doengas raras, também referidas como doencas orfas, geralmente sdo cronicas,
progressivas, degenerativas e afetam um pequeno percentual da populacdo. Podem ser

classificadas em doencas raras de origem genética (anomalias congénitas, defici€éncia
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intelectual e erros inatos de metabolismo) ou doengas raras de origem nao genética (infecciosas,

inflamatorias e autoimunes). Cerca de 80% das doengas raras sdo de origem genética >,

Os parametros para considerar uma doenga como doenca rara sao diferentes ao redor do
mundo. O Brasil adotou o conceito defendido pela OMS, onde se considera rara aquela doenga
que afeta até 65 pessoas a cada 100 mil individuos, ou seja, 1,3 pessoa a cada 2.000 individuos.
Na Unido Europeia, considera-se as que atingem uma pessoa a cada 2.000 individuos, e nos
Estados Unidos, as que afetam até 200 mil pessoas®®. Em paises desenvolvidos, cerca de 30%

de pacientes portadores de doengas raras progridem para 6bito dentro da faixa etdria infantil®!.

Estima-se que existam entre 6.000 e 8.000 doengas raras no mundo, e apenas 5% tém
tratamento medicamentoso. Cerca de 8% da populacdo mundial ¢ acometida por doenga rara, e
no Brasil, estima-se que entre 16 e 17 milhdes de pessoas sofrem de alguma dessas condigdes

clinicas®?.

As opgdes terapéuticas sdo restritas e possuem custos sensivelmente mais elevados, pois
os valores investidos nas pesquisas de desenvolvimento de farmacos se assemelham as doencas
comuns, porém a lucratividade ¢ limitada devido a menor quantidade de pacientes que vao

utiliza-las .

O tratamento das doengas raras costuma ser personalizado e requer acompanhamento
continuo com equipe multiprofissional. Os sinais e sintomas de uma mesma condi¢cdo podem

variar entre os pacientes®?,

Os medicamentos destinados ao tratamento de doengas raras sio chamados de
“medicamentos 6rfaos”. Cerca de 660 medicamentos 6rfaos ja foram aprovados pela Food and
Drug Admisnistration (FDA), responsavel pelos registros de medicamentos nos Estados
Unidos. Até outubro de 2023, a Anvisa ja havia aprovado 120 medicamentos para tratamento
de doencas raras no Brasil®. Por apresentar uma base de consumidores pequena, o
desenvolvimento destes medicamentos costuma ser incentivado pelos governos de cada pais,
pois as industrias farmacéuticas ndo possuem interesse em produzi-los. De quase 50.000
medicamentos produzidos, apenas 10% sdo orfaos, os quais correspondem a vendas anuais de
aproximadamente US$ 100 bilhdes %°. Devido as incertezas em relacdo a eficicia e a seguranca
a longo prazo dos medicamentos, uma estratégia utilizada por varios paises como Estados
Unidos, Reino Unido, Franga, Alemanha, Itdlia, Espanha, Portugal, Canad4, Australia e Japao,

¢ a implementacgdo de acordos entre governos, empresas farmacéuticas e financiadores privados

para tornar os medicamentos para doencas raras mais acessiveis e sustentaveis. Estes acordos
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sdo chamados de compartilhamento de risco para medicamentos de alto custo (risk sharing

agreements — RSA)®.

Os sistemas de saude vém sendo cada vez mais pressionados com relagdo a incorporacao
de medicamentos oOrfaos no rol de produtos que devem oferecer as populacdes sob sua
responsabilidade. Uma das consequéncias dessa conjuntura relativamente nova € o seu impacto

na compreensao e nos mecanismos da ATS com vistas & incorporagio pelos sistemas de satde!”.

A Anvisa instituiu Resolugdes da Diretoria Colegiada (RDC) para fomentar a pesquisa
e a distribui¢do de medicamentos orfaos. Dentre elas, as RDC n° 205/2017 e n°® 260/2018 sao
consideradas marcos regulatorios na area, uma vez que regulamentam a aprovacdo de
medicamentos Orfaos e ensaios clinicos no Brasil. Diferente do registro dos demais
medicamentos, para os medicamentos destinados ao tratamento de doengas raras, podem ser
aceitos relatorios de seguranga e eficacia com a apresentacdo de estudos fase II concluidos e
estudos fase III em andamento, ou sem a apresentacdo de estudos clinicos fase III, quando a

realizacdo destes estudos ndo for viavel®”%.

Os portadores de doengas raras também percorrem um longo caminho até chegar ao
diagndstico. Muitos mecanismos fisioldgicos e/ou moleculares sdo pouco conhecidos, e ndao ha
muitos especialistas capazes de conhecer e diagnosticar a doenca e seus diferentes graus de
acometimento e evolug¢do. De acordo com a Sociedade Brasileira de Genética Médica e
Gendmica (SBGM), leva-se, em média, oito anos até¢ o diagnodstico preciso, € 0s pacientes
chegam a se consultar com até 10 médicos de especialidades diferentes, além de outros
profissionais de saiide®. No Brasil, existem pouco mais de 200 geneticistas, o equivalente a 1
por 1,25 milhdo de brasileiros. A OMS recomenda que haja 1 geneticista para cada 100 mil
habitantes’. A confirmagio do diagnostico das doencas raras de origem genética envolve

técnicas complexas de sequenciamento de DNA, que nio estdo acessiveis a todos os pacientes®.

As discussoes trazidas pelo I Congresso Brasileiro de Doengas Raras em 2009
culminaram na publicagdo, pelo Ministério da Saude, da Portaria SAS/MS n° 199, de 30 de
janeiro de 2014, que instituiu a Politica Nacional de Atencao Integral as Pessoas com Doengas
Raras (PNAIPDR) e as Diretrizes para Atencdo Integral as Pessoas com Doencas Raras no
ambito do SUS. Esta iniciativa tem por objetivo reduzir a mortalidade, morbimortalidade,
incapacidade e as manifestacdes secundarias, e garantir por meio de acdes de promogao,
prevencao e detecgdo precoce, a melhoria da qualidade de vida dos individuos. De acordo com

a referida Politica, o Ministério da Saude ficou responsavel por estabelecer, por meio de PCDT,
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recomendacdes de cuidado para tratamento de doencas raras, levando em consideragdo a
incorporacdo de tecnologias pela Conitec®. No ano de 2022 existiam cerca de 50 doengas raras

com PCDT no SUS’.

Em 2023, 18 centros de referéncia em doengas raras no Brasil foram habilitados pelo
SUS, em 12 estados: GO(1), BA(2), DF(2), SP(3), CE(2), MG(1), ES(1), RJ(1), PR(2), PE(1),
RS(1) e SC(1). O objetivo destes locais ¢ oferecer assisténcia completa e diferenciada, por meio
de uma equipe multidisciplinar, que presta assisténcia tanto na parte fisica/biologica da

condi¢do de saude quanto na parte emocional’’.

Um dos primeiros passos para identificar as doencas raras ¢ a triagem neonatal, por meio
do “Teste do Pezinho”. O Programa Nacional de Triagem Neonatal (PNTN) do SUS existe
desde 2001, e inclui a versdo basica do teste, que detecta seis doencas consideradas raras no
Brasil: fenilcetonuria, hipotireoidismo congénito, fibrose cistica, anemia falciforme, hiperplasia
adrenal congénita e a deficiéncia de biotinidase. Na rede privada, ¢ oferecido o teste ampliado,
que diagnostica mais quatro doengas e ainda ha testes ampliados, capazes de detectar cerca de
50 condigdes de saude. Em 2021 foi sancionada a Lei n°® 14.154/2021, que inclui o rastreamento,
de forma escalonada, de outros 14 grupos de doengas, que poderdo identificar até 53 tipos
diferentes de enfermidades e condigdes especificas de saude’. A implementagio do teste

ampliado seguira de forma escalonada, por ordem de progressdo, em 5 etapas (Figura 2).

Desde que o teste do pezinho foi inserido na politica de triagem neonatal, ¢ possivel
observar que houve diminuigao na taxa de mortalidade de criangas com anomalias congénitas.
O PNTN investe anualmente R$ 95 milhdes e a cobertura média é de 80% dos trés milhdes de

bebés nascidos no pais.

A longa extensdo territorial do Brasil, a auséncia de infraestrutura e a dificuldade de
logistica dificultam a cobertura de 100% da triagem e na ampliagdo do teste. Estados do Norte
e Nordeste possuem cobertura abaixo de 75% e relatam problemas de transporte e

acondicionamento das amostras’>.

As doengas raras sao um problema de satde publica e existem desafios no acesso ao

diagnostico e, consequentemente, seu tratamento € aos recursos para seu financiamento no

Brasil, de modo que os cidaddos o buscam por meio da judicializagao®%,
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Figura 2— Etapas de implementagdo do teste do pezinho ampliado no SUS.

Etapas de implementacao do teste do
pezinho ampliado no SUS
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Fonte: Adaptado de Ministério da Saude, 2014.

3.3.1. Atrofia Muscular Espinhal

A Atrofia Muscular Espinhal ¢ uma doenca rara, de heranca genética autossomica
recessiva, que provoca a degeneracao progressiva do neurénio motor espinhal. Os principais
sintomas desta doencga incluem perda progressiva dos movimentos, fraqueza muscular, paralisia
e insuficiéncia respiratoria’®. Apresenta prevaléncia de 1-2 em 100.000 pessoas e incidéncia de
1 a cada 6.000 até 1 a cada 11.000 nascidos vivos’. No Brasil, estima-se que uma a cada 37

pessoas seja portadora do alelo SMN1 alterado”.

Nao existe cura para a doenga e atualmente existem trés fArmacos disponiveis para seu
tratamento, todos registrados pela Anvisa e ja incorporados ao SUS: nusinersena, risdiplam e

onasemnogene abeparvoveque’® 7%,

Na AME, os niveis da proteina de sobrevivéncia do neurdnio motor (SMN) encontram-
se reduzidos, devido a alteracdes nos genes que a codificam: SMN1 e SMN2. Apenas as

mutacgdes no gene SMN1 ocasionam a AME e a presenca de multiplas copias do gene SMN2
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se correlaciona com a gravidade clinica da AME, pois quanto maior o nimero de copias do

gene SMN2, menor ¢ a velocidade de progressdo dos sinais e sintomas’®.

A AME 5q pode ser classificada em cinco tipos: 0, I, II, III e IV, que diferenciam entre

80 sendo estes descritos na Figura 3. A maior parte dos

si pela idade de inicio dos sintomas
pacientes com AME tipo I apresenta de 1-2 copias do gene SMN2, ao passo que a maioria dos
pacientes com fenotipo de AME tipo II carregam 3 copias do gene SMN2, enquanto pacientes
com AME tipo III podem ter 3 ou 4 cdpias do gene SMN2. No entanto, esta ndo ¢ uma
correlacdo estrita € o nimero de cdpias do SMN2 nao ¢ o unico determinante do fendtipo dos

pacientes com AMES!,

Figura 3 — Tipos de Atrofia Muscular Espinhal 5q.

Forma mais grave, tem inicio no pré-natal e
geralmente os bebé&s ndo sobrevivem além dos
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Manifesta antes dos seis meses de idade,
sendo que geralmente as criangas ndo se
sentam sozinhas e necessitam de suporte
nutricional e ventilatério.

Tipos de
AME

Manifesta entre 7-18 meses de idade, as
criangas se sentam com apoio e mantem o
corpo em equilibrio. As dificuldades
respiratérias e de alimentacdo aparecem em
menor nivel.

Aparece ap6s os 18 meses de idade e, a
depender da progressao da doenga, as criangas
podem andar de forma independente.

Representa 5% dos casos, manifestando-se na
idade adulta e ndo ha perda de habilidade por
completo.

Fonte: Adaptado de Pera et al., 2020; Oliveira et al., 2021.

No SUS, os critérios para diagndstico, tratamento e acompanhamento da AMESq estao
preconizados no PCDT da doenca. Este protocolo inclui tratamento medicamento e nao
medicamentoso (cuidados nutricionais, respiratorios e ortopédicos). O nusinersena € o
risdiplam sdo as alternativas medicamentosas disponiveis no SUS aos pacientes que cumprirem
os critérios do protocolo clinico e diretrizes terapéuticas da doenca. Embora incorporado ao

SUS, o onasemnogeno abeparvoveque, ainda ndo ¢ disponibilizado aos pacientes’.
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O nusinersena, ¢ o risdiplam estdo disponiveis apenas para AMES5q tipo I e II. Os
pacientes portadores de AMES5q tipo I que desejam utilizar os medicamentos pelo SUS devem
ter o diagnostico genético confirmado, ser exclusivamente atendidos em centros de referéncia
e nao podem estar em ventilacdo mecanica invasiva permanente (24 horas/dia, continuamente,
por >21 dias). Para a AMES5q tipo II, sdo elegiveis os pacientes com inicio dos sintomas entre
6 e 18 meses de vida, que tenham 12 anos de idade no inicio do tratamento ou mais de 12 anos
de idade no inicio do tratamento com capacidade de sentar-se sem apoio e a fun¢ao de membros

superiores preservadas’.

O diagnostico da AME ¢ realizado tanto em pacientes sintomaticos, a partir da suspeita
clinica, como em pacientes pré-sintomaticos, a partir da suspeita familiar ou triagem neonatal.
Por ser uma doenca progressiva, o diagnodstico precoce pode contribuir para a maxima a funcao

motora®?.

A AME faz parte do grupo de doencgas diagnosticadas na triagem neonatal, e foi incluida

na quinta e ultima etapa de ampliagdo do PNTN2.

3.3.2. Onasemnogene abeparvoveque

O medicamento onasemnogeno abeparvoveque ¢ uma suspensdo para infusdo
intravenosa de uma terapia génica baseada em um vetor viral adeno-associado. Este vetor
recombinante auto complementar contém uma codificacdo transgénica da proteina humana
SMN, sob o controle de um promotor hibrido CMV enhancer / beta-actina de galinha. O
onasemnogeno abeparvoveque foi desenvolvido para fornecer uma copia do gene que codifica

a proteina SMN humana’®.

Conforme a bula, o0 medicamento ¢ indicado para o tratamento de pacientes pediatricos
abaixo de 2 anos de idade com AME, com: mutagdes bialélicas no gene de sobrevivéncia do
neurdonio motor 1 (SMN1) e diagnostico clinico de AME do tipo I, ou; mutagdes bialélicas no
gene de sobrevivéncia do neur6nio motor 1 (SMN1) e até 3 copias do gene de sobrevivéncia do

neurdnio motor 2 (SMN2)7%.

O registro do onasemnogeno abeparvoveque foi aprovado pela Anvisa em agosto de
2020, em carater excepcional, o que significa que algumas condi¢cdes foram impostas pela
Agéncia. Foi assinado um termo de compromisso em que a empresa se responsabiliza por
apresentar anualmente a Anvisa estudos adicionais para a confirmagdo de sua eficicia e
seguranga em longo prazo; por realizar estudos complementares na populacdo brasileira, de

forma a acompanhar o perfil de seguranca e de eficacia do produto no pais em longo prazo, na
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perspectiva da avaliacdo da manuten¢do do balanco beneficio x risco positivo, por treinar os
profissionais responsaveis pela infusdo do produto, e qualificar previamente os
estabelecimentos hospitalares brasileiros para o correto armazenamento e controle do produto

antes de sua administracio’®.

Por muito tempo foi considerado o medicamento mais caro do mundo. No inicio do ano
de 2023, cada tratamento com o medicamento custava em média US$ 2,5 milhdes'’. Os estudos
publicados para este medicamento levam em consideragdo uma série de particularidades,
havendo uma discussdo sobre a relevancia clinica dos desfechos para avalicdo da eficacia. No
SUS, o onasemnogene abeparvoveque foi incorporado em dezembro de 2022 somente para o
tratamento de criancas com AME do tipo I, com até seis meses de idade, que estejam fora de
ventilagdo invasiva acima de 16 horas por dia. De acordo com a Conitec, as evidéncias
disponiveis sobre eficicia e seguranga sdo para uma populacio de até 6 meses, com AME tipo
I, sem uso de ventilagdo mecanica invasiva permanente. O preco proposto pela industria para a

incorporagio do medicamento pelo SUS ¢ de R$ 5,7 milhdes por dose-tinica'.

Algumas agéncias e 6rgdos internacionais também avaliaram o medicamento, e, assim
como a Conitec, também estabeleceram critérios para o seu fornecimento. A agéncia Escocesa
— Scottish Medicines Consortium (SMC) aprovou o medicamento para reembolso apenas para
pacientes com AME tipo I*?

Technologies in Health (CADTH) e a do Reino Unido — National Institute for Health and Care

. A Agéncia Canadense — Canadian Agency for Drugs and

Excellence— (NICE) também limitaram o uso do medicamento a pacientes de at¢ 6 meses de
idade, com AME tipo I, sem necessidade de alimentacdo permanente ou suporte

ventilatorio®*®,

A incorporacao deste medicamento no SUS foi condicionada a assinatura de um termo
de compromisso para o compartilhamento de risco entre a Novartis (fabricante do
medicamento) e o Ministério da Satde. Tal fato se justifica pela incerteza dos beneficios a longo
prazo e da seguranca do medicamento e seu impacto economico no sistema de satide. O acordo
proposto inclui também o treinamento de profissionais para lidar com o produto, que ¢
administrado mediante infusdo venosa. Pelo que se pode extrair do noticidrio da imprensa, dado
que at¢ o momento ainda ndo ha um acordo contratado, trata-se de um projeto de
compartilhamento na modalidade de pagamento por resultados, similar ao assinado entre o
Reino Unido e Novartis. Os detalhes do entendimento entre a Novartis e o SUS ainda ndo foram

divulgados 7.
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A proposta final recomendada pela Conitec foi do pagamento parcelado em cinco anos,
sendo 20% do preco do medicamento divididos anualmente. Segundo as informacgdes
disponiveis, a fabricante so6 recebera as parcelas apos o primeiro ano da infusao se a crianga
atingir os marcos motores € a manutengao dos mesmos ao final do quarto e do quinto anos. O
pagamento das demais parcelas estara vinculado ao resultado — auséncia de morte, nao evolucao
para ventilagdo mecanica e bons avangos motores de acordo com a escala Children’s Hospital
of Philadelphia Infant Test of Neuromuscular Disorders (Chop-intend). O paciente passara por
uma avaliacao de equipe médica especializada, indicada pelo Ministério da Saude, e se atingir
0s marcos motores, a empresa recebera a segunda e demais parcelas. Caso contrario, o

pagamento nio sera efetuado!”-%.

A previsdo legal para a oferta da nova tecnologia no SUS ¢ de até 180 dias a contar da
data da publicagdo da portaria de incorporagdao. O prazo de 180 dias, dado pela pasta para

fornecer a terapia génica na rede publica, se esgotou em 4 de junho de 2023!7:86,
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4. METODOS

4.1. CONTEXTO DO ESTUDO

O SUS ¢ um dos maiores ¢ mais complexos sistemas de saude publico do mundo, que
proporciona acesso universal a populacao do pais. O SUS ¢é composto em nivel federal pelo
Ministério da Saiude, mas também ha descentralizacdo em ag¢des nos Estados e Municipios,
sendo que cada ente tem suas co-responsabilidades. O Ministério da Satde € o gestor nacional,
que elabora, normatiza, fiscaliza, monitora e avalia as politicas e acdes em saude**. O
Departamento de Gestdo das Demandas em Judicializagdo na Satde (DJUD) compde a estrutura
do Ministério da Satde, e ¢ responsavel por coordenar, supervisionar, propor medidas e
desenvolver mecanismos de gestdo, controle e monitoramento de processos referentes as
demandas judiciais de medicamentos, insumos, material médico-hospitalar ¢ a contratacao de

servicos destinados aos usuarios do Sistema %7

4.2. DESENHO DO ESTUDO

Trata-se de estudo transversal, de natureza descritiva e desenho censitario, com base em
registros de agdes judiciais movidas contra o Ministério da Saude para obtengdao do
medicamento onasemnogene abeparvoveque para tratamento da AME. Os dados foram
solicitados ao Ministério da Saude, correspondendo a todas as agdes judiciais registradas no
periodo de janeiro de 2019 a setembro de 2022. Com base nos dados recebidos, foram extraidas
informagdes sobre o perfil epidemioldgico dos beneficidrios das ag¢des judiciais, bem como os

gastos dispendidos por esse 6rgao nos casos de deferimento das solicitagdes.

4.3. POPULACAO

A populagdo do estudo foi individuos com diagndstico de AME beneficiarios de acao
judicial contra o Ministério da Saude para obtengdo do medicamento onasemnogene
abeparvoveque. Foram identificados todos os individuos no periodo do estudo, correspondendo

ao desenho censitario no periodo sob investigagao.

4.4. VARIAVEIS E FONTE DE DADOS

Os dados foram solicitados ao Departamento de Demandas Judiciais em Saude via Lei
de Acesso a Informacdo. Os dados solicitados foram concedidos de forma anonimizada, nao
contendo informagdes que pudessem identificar os pacientes, como nome e filiagdo

materna/paterna.
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Foram obtidos informagdes sobre: 1) caracteristicas demograficas dos pacientes,
incluindo idade (em meses) e sexo (masculino e feminino); ii) caracteristicas clinicas dos
pacientes, contemplando o classificacdo da AME (subtipo 0, I, II, III e IV), uso de suporte
ventilatorio (sim e ndo), uso de suporte nutricional (sim ou ndo); medicamento utilizado
previamente (nenhum, nusinersena ou ridisplam); iii) informag¢des do processo judicial, como
tipo de representagdo do paciente (servico advocaticio privado ou publico) e resultado da ag¢do

judicial (deferido ou indeferido).

Para os casos em que houve ganho de causa para os pacientes, foram obtidas
informagoes sobre o valor gasto pelo Ministério da Satide (em valores correntes em reais — R$),
incluindo custo com o medicamento e eventuais procedimentos adicionais (servigos
hospitalares, aplicagdo, honorarios médicos e transporte). Adicionalmente, foram obtidas
informagdes sobre a forma de pagamento da agdo judicial (compra direta do medicamento ou

deposito judicial) e idade do paciente no momento do cumprimento judicial.

4.5. ANALISE DOS DADOS

Os dados obtidos no estudo foram analisados de forma descritiva, adotando-se medidas
de tendéncia central e dispersao para as variaveis numérica ¢ medidas de frequéncia como
nimeros absolutos e proporcdes para as varidveis categoricas. Foi realizado posteriormente o
teste do qui-quadrado para identificar possiveis associagdes entre variaveis de exposicao € o
desfecho de deferimento da acao judicial, sendo considerado significativas aquelas com p valor

menor ou igual a 0,05.

Para relacionar o perfil dos pacientes com as evidéncias disponiveis, foram considerados
dois pontos de corte: 1) informacdes da bula do medicamento, pela qual o medicamento
onasemnogene abeparvoveque ¢ recomendado para pacientes com AME tipo I, ou até 3 copias
do gene SMN2, com idade de até dois anos’® e ii) relatérios clinicos de recomendacio
elaborados por agéncias de avaliacdo de tecnologias em satde (brasileira e de outros paises),
restringindo o uso do onasemnogene abeparvoveque a pacientes com AME com até seis meses
de idade e sem necessidade de suporte ventilatdrio, como € o caso da Comissdo Nacional de
Incorporagdo de Tecnologias no SUS (Conitec) e Canadian Agency for Drugs and Technologies
in Health (CADTH)'*#3-%_ Qs critérios de recomendacio de utilizacio do medicamento estdo

descritos no Quadro 1.
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Quadro 1- Recomendagdes e restricdes de utilizacdo do onasemnogene abeparvoveque pelo

fabricante e agéncias de avaliacdo de tecnologias em saude.

Evidéncia Idade Tipo de AME Restricdes de uso
O uso de onasemnogene
Bula do abeparvoveque em pacientes com

medicamento
(Fabricante
Novartis)’®

Abaixo de 2 anos

AME tipo I, ou até 3
cOpias do gene SMN2.

AME avancada ndo foi avaliado,
por exemplo paralisia total dos
membros, dependéncia
permanente de ventilagéo.

Criancas em ventilacdo invasiva

1 , .
Conitec Até 6 meses AMED5q tipo | acima de 16 horas por dia.
AME tipo I, ou até 3
cOpias do gene SMN2,
smces Né&o define idade onde se espera que os|Nao informa restricdes de uso.
pacientes desenvolvam
AME tipo |.
Pacientes com AME |Criangas que necessitam de
CADTHE A6 6 Meses s@ntomét@co ou pré-|alimentacdo _ pe_rma_nente_ ou
sintomatico com 1 a 3 |suporte ventilatorio (invasivo ou
copias do gene SMN2. | ndo invasivo).
Criangas traqueostomizadas e em
Até 6 meses ou idade ventilacdo permanente acima de 16
de 7 a 12 meses com horas por dia. O uso em criangas de
NICE® tratamento acordado | AMES5(q tipo | 7 a 12 meses é indicado somente se

pela equipe
multidisciplinar

o tratamento lhes darda 70% de
chance de sentar-se de forma
independente.

Conitec: Comissao Nacional de Incorporacéo de Tecnologias
SMC: Scottish Medicines Consortium
CADTH: Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health
NICE: National Institute for Health and Care Excellence

Fonte: elaboracdo prdpria, com base nas referéncias indicadas na coluna 1.

4.6. ASPECTOS ETICOS

O estudo foi aprovado pelo Comité de Etica em Pesquisa da Faculdade de Ceilandia da

Universidade de Brasilia, sob registro n° CAAE 69455923.0.0000.8093. Houve dispensa da

aplicacdo do termo de consentimento livre e esclarecido, dado que os dados foram fornecidos

pelo Ministério da Saude de forma anonimizada, sem identificacdo nominal dos participantes.
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5. RESULTADOS

Durante o periodo analisado, foram identificados 136 processos judiciais do
medicamento onasemnogene abeparvoveque para tratamento da AME no &mbito do Ministério
da Saude, dos quais 113 (83%) foram favoraveis aos beneficiarios das agdes judiciais.
Caracteristicas demograficas (sexo e idade), clinicas (subtipos da AME, uso de suporte
ventilatério ou nutricional) e do processo judicial (tipo de servigo advocaticio) ndo foram
associadas com o deferimento das a¢fes judiciais. Apenas 0 uso prévio de medicamento para
AME (nusinersena ou ridisplam) foi associado com o indeferimento dos processos judiciais. A
AME | foi o subtipo mais frequente nos processos judiciais, totalizando 118 processos (86,7%)
(Tabela 1).

Ao analisar apenas os casos de deferimento das acOes judiciais, 97,3% dos pacientes
tinham idade de até 2 anos quando do inicio do processo judicial, estando convergentes com as
recomendacdes de bula do fabricante do medicamento. No entanto, esse percentual cai para
84,5% ao se analisar a idade do paciente quando do cumprimento da agéo judicial (pagamento
ou entrega do medicamento). Levando em consideracdo o limite de até seis meses de idade para
obtencdo do onasemnogene abeparvoveque para tratamento da AME, estabelecido em
recomendacdo pela Conitec e outras agéncias internacionais (CADTH e NICE), esses

percentuais reduzem-se a 27,4% e 9,2%, respectivamente (Tabela 1).

Ressalta-se que dos 113 processos com acOes deferidas, em apenas 109 deles havia
informac@es do custo e idade no cumprimento. Quatro processos deferidos ainda ndo tinham
sido atendidos com a entrega do medicamento ou deposito judicial. No periodo do estudo, o
Ministério da Saude desembolsou R$ 944,8 milhdes para atender 109 demandas judiciais do
medicamento onasemnogene abeparvoveque para tratamento da AME, com um gasto médio de
R$ 8,67 milhGes por paciente. Em 43 processos judiciais, foram solicitados recursos adicionais
para pagamento de honorarios médicos, hospitalizagdes e transporte dos pacientes ao local onde
ocorreria a aplicacdo do medicamento, totalizando R$ 3,2 milhdes no periodo investigado
(Tabela 2).

A Tabela 3 relaciona os gastos da judicializacdo do medicamento onasemnogene
abeparvoveque com os critérios definidos em recomendac@es de diferentes paises, incluindo o
Brasil. Das 113 a¢0es judiciais concedidas em favor dos pacientes, apenas 6 (5,3%) atenderiam

os critérios estabelecidos pela Conitec (criangas com até seis meses sem suporte ventilatorio e



44

nutricional). Dessa forma, R$ 891 milhdes despedidos com acdes judiciais ndo atenderiam os
critérios estabelecidos na recomendagéo.

Tabela 1 - Informagdes das demandas judiciais do medicamento onasemnogene abeparvoveque

no ambito do Ministério da Saude entre janeiro de 2019 e setembro de 2022, Brasil.

Demanda judicial deferida® Demanda judicial indeferida

Caracteristicas n° demandantes % n° demandantes % p valor
Sexo 0,590
Feminino 52 46,0 12 52,2
Masculino 61 54,0 11 47,8
Idade do paciente no peticionamento 0,323
0 - 6 meses 31 27,4 4 17,4
7 - 12 meses 33 29,2 9 39,1
13 - 18 meses 27 23,9 5 21,7
19 - 24 meses 19 16,8 3 13,0
Igual ou acima de 25 meses 3 2,7 2 8,7
Idade do paciente no cumprimento judicial
0-6 meses 10 9,2
7 - 12 meses 16 14,7
13 - 18 meses 33 30,3
19 - 24 meses 32 29,4
Igual ou acima de 25 meses 18 16,5
Tipo de AME 0,438
Tipo 1 99 87,6 19 82,6
Tipo 2 13 11,5 3 13,0
Tipo 3 1 0,9 1 4,3
Tipo de representacéo 0,161
Privada 110 97,3 21 91,3
Publica 3 2,7 2 8,7
Uso de outros medicamentos(*) 0,025
Sim 45 39,8 15 65,2
Né&o 68 60,2 8 34,8
Suporte ventilatério 0,701
Sim 54 47,8 12 52,2
Né&o 59 52,2 11 47,8
Suporte nutricional 0,974
Sim 34 30,1 7 30,4
Né&o 79 69,9 16 69,6

AME: Atrofia Muscular Espinhal
Nota: @ Dos 113 processos deferidos, 4 ainda ndo tinham a data de atendimento do cumprimento judicial.
*- Uso de outros medicamentos para 0 manejo da AME: nusinersena ou risdiplam.
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Tabela 2 - Gasto total despendido pelo Ministério da Satide com demandas judiciais do
medicamento onasemnogene abeparvoveque por tipo de AME no periodo de janeiro de 2019 a

setembro de 2022, Brasil.

. Custo com medicamento Custos adicionais
VIZe EE AN Quantidade Custo (R$) Quantidade Custo (R$) Custo total
Tipo | 99a 833.386.445,27 37 2.950.690,29 836.337.135,56
Tipo Il 13b 99.377.369,67 6 271.240,14 99.648.609,81
Tipo Il 1 8.812.225,00 0 0,00 8.812.225,00
Custo total 944.797.970,37

AME: Atrofia Muscular Espinhal
Notas: # 3 acdes judiciais deferidas ainda ndo haviam sido atendidas e, portanto, ndo foram considerados seus
custos. ® 1 acdo judicial deferida ainda nio havia sido atendida e, portanto, ndo foram considerados seus custos.

Outro ponto que vale ressaltar é o dispéndio de R$ 146 milhdes com fornecimento do
onasemnogene abeparvoveque para criancas com idade superior a 2 anos, que estd fora da

recomendagé&o contida na bula do medicamento, estabelecida pelo fabricante (Tabela 3).

Tabela 3 - Quantidade e gasto incorrido pelo Ministério da Saude para atender a demanda
judicial do onasemnogene abeparvoveque para tratamento da AME, estratificado por critérios

clinicos adotados por agéncias internacionais de avaliacdo de tecnologias em saude.

Grupo AME tipo | AME tipo 11 AME tipo Il
n Custo (R$) n Custo (R$) n Custo (R$)

Criancas ateé 6 meses sem
suporte ventilatorio e 6 53.782.491,83 0 0,00 0 0,00
nutricional
Criancas até 6 meses com
suporte ventilatorio e 4 36.731.461,25 0 0,00 0 0,00
nutricional
Criancas > 6 meses e < 24
meses com suporte 42 384.831.441,21 0 0,00 0 0,00
ventilatorio e nutricional
Criancas > 6 meses ¢ <24
meses sem suporte 30 247.183.951,57 9 76.249.872,02 0 0,00
ventilatorio e nutricional
Criangas > 24 meses 172 113.807.789,70  4b 23.398.737,79 1 8.812.225,00
Total 99 836.337.135,56 13  99.648.609,81 1 8.812.225,00

AME: Atrofia Muscular Espinhal
Notas: @ 3 agdes judiciais deferidas ainda ndo haviam sido atendidas e, portanto, ndo foram considerados seus
custos. ® 1 acdo judicial deferida ainda ndo havia sido atendida e, portanto, ndo foram considerados seus custos.
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6. DISCUSSAO

Durante o periodo analisado, o Ministério da Satude desembolsou R$ 944,8 milhdes para
0 cumprimento dos processos judiciais do medicamento onasemnogene abeparvoveque para o
tratamento da AME. A média anual foi de R$ 251,9 milhdes para o atendimento de
aproximadamente 29 pacientes, configurando-se a maior despesa com judicializagdo em ambito
federal. Excluindo-se os gastos com o onasemnogene abeparvoveque para tratamento da AME,
0 Ministério da Saude desembolsou R$ 802,6 milhdes com o atendimento de outras acBes
judiciais em 2019, atendendo mais de 3.000 beneficiarios®®. A comparagio torna-se mais
dispare quando é considerado o gasto total com medicamentos no sistema publico de saude
(SUS), que totalizou R$ 10,29 bilhdes no mesmo ano®®, incluindo o atendimento de todas as
doencas e agravos de salde no pais pela via das politicas de salde, 0 que em tese representa o

atendimento a mais de 200 milhdes de habitantes.

O gasto da judicializacdo do onasemnogene abeparvoveque para AME representaria
2,45% do gasto total com medicamentos no SUS, incluindo gastos das trés esferas
administrativas (Ministério da Salde, estados e municipios). Cabe ressaltar ainda que, do gasto
total com a judicializacdo do onasemnogene abeparvoveque para AME (R$ 944,8 milhdes),
apenas R$ 53,8 milhdes (5,7%) atenderiam os critérios estabelecidos pela Conitec e R$ 798,7
milhdes (84,5%) em relacdo a bula do fabricante do medicamento. Contudo, considerando que
a prépria bula ndo garante eficacia e seguranca em pacientes com paralisia total dos membros
e dependéncia permanente de ventilacdo, este gasto pode ser maior, pois ndo se sabe se 0 uso
de suporte ventilatorio informado era permanente, nem se houve piora dos quadros informados

durante o periodo de tramitagdo dos processos.

O valor desembolsado também variou em termos de forma de pagamento. De 109
processos atendidos, em apenas 18 deles, a compra do medicamento ocorreu diretamente pelo
Ministério da Saude, com o valor unitério do kit de R$ 5.722.712,79. Para 0s casos em que
houve depdsito para compra direta pelo beneficiario ou responsavel pela acéo, a média do valor
do medicamento foi de R$ 9.215.849,51 (variando de R$ 4.179.008,39 a R$ 12.105.487,50).
Em 23 processos de depdsito, o kit do medicamento ultrapassou R$ 11.000.000,00, chegando
a R$ 12.105.487,50. O valor pago via deposito € superior ao valor regulado pela Camara de

Regulagio do Mercado de Medicamentos (CMED), estabelecido em R$ 6,5 milhdes'’.

Os tipos de AME encontrados neste estudo encontram semelhangas com os dados
publicados a respeito da doenca. A maior parte dos processos deferidos correspondem a
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pacientes portadores de AME tipo I, provavelmente por ser o subtipo mais grave, que demanda

maiores cuidados, e com maior prevaléncia no Brasil®®®L,

A auséncia de tratamento medicamentoso previamente contribuiu para a decisdo de
conceder 0 onasemnogene abeparvoveque nos processos judiciais no contexto do Ministério da
Saude. Esse padrdo esta em consonancia com as evidéncias disponiveis, visto que a exposicao
a tratamentos prévios foi um dos critérios de exclusdo nos ensaios clinicos®>%. O mesmo néo
ocorreu em termos de idade do inicio do tratamento (ate seis meses) e uso de suporte ventilatério
e nutricional. Os ensaios clinicos disponiveis incluiram apenas pacientes com idade até 6 meses
e portadores de duas copias do gene SMN2; entre os critérios de exclusdo desses estudos,
estavam o uso de suporte ventilatério invasivo (traqueostomia) ou suporte ventilatorio ndo
invasivo com média > 6 horas diarias, bem como pacientes que apresentavam problemas de
degluticéo (sinais de aspiragdo/incapacidade de tolerar liquido)®*°. A idade das criangas € um
fator bastante relevante para o tratamento, pois uma vez instalado os danos motores, ndo ha

como reverté-lo¥’.

No Clinical Trials, existem 13 estudos do medicamento onasemnogene abeparvoveque
para o tratamento da AME (busca feita em 01/10/2023). Contudo, apenas cinco desses estudos
possuem  resultados publicados (NCT03837184, NCT03306277, NCT03461289,
NCT03505099, NCT03381729). Em todos os estudos com resultados publicados, as criancas
possuiam idade igual ou inferior a seis meses, apresentavam até duas cdpias do gene SMNZ2,
ndo estavam em suporte ventilatorio invasivo ou ndo invasivo por mais de >6 horas diarias e
em suporte nutricional®%%% Na maioria dos processos judiciais deferidos, ao considerar a
data de peticionamento, 72,6% das criancas ja possuiam idade superior a seis meses. Ainda, é
valido mencionar que a propria bula do medicamento indica o tratamento para pacientes
pediatricos até dois anos de idade’. Ao total, 16,5% das criancas aplicaram o medicamento

acima de dois anos de idade.

Outras agéncias internacionais também restringiram 0 uso do onasemnogene
abeparvoveque para tratamento da AME a determinadas condicdes clinicas e idade do inicio do
tratamento. A Agéncia Canadense e o NICE da Inglaterra limitaram o uso do medicamento a
pacientes de até seis meses de idade, com AME tipo I, sem necessidade de suporte alimentar
ou suporte ventilatorio (invasivo ou ndo invasivo)®8, Essas recomendacdes sio semelhantes
as adotadas no Brasil, recomendadas pela Conitec. Na Escocia, 0 medicamento foi aprovado

para reembolso apenas para pacientes menores de 1 ano que estiverem em fase pré-sintomatica,
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ou seja para aqueles que ainda ndo apresentaram sintomas da doenga®. O Institute for Clinical
and Economical Review (ICER) avaliou o medicamento e comparou a custo-efetividade com
nusinersena, concluindo que o onasemnogene abeparvoveque € mais custo-efetivo se aplicado

na fase pré-sintomatica de pacientes sem sintomas ou em criangas menores que 2 ou 3 meses®.

A grande quantidade de ac¢des judiciais para obtencdo do onasemnogene abeparvoveque
fora dos parametros recomendados pela Conitec (idade de até seis meses e auséncia de suporte
ventilatorio e nutricional)** pode estar relacionada a dificuldade de obtencdo de diagnostico
precoce da AME no Brasil. Por ser uma condicdo de salde de baixa incidéncia e que evolui
progressivamente, o diagnéstico da AME pode se tornar um desafio, visto que sinais da AME
podem ser confundidos com outras neuropatologiasi®. Além disso, ha dificuldades para
conhecer os sinais clinicos, a falta de especialistas e a auséncia de teste genético para
confirmacao do diagndstico. A pesquisa “Retrato da AME no Brasil” mostrou que apenas 1%
dos pacientes haviam sido diagnosticados antes do nascimento e 11% até um ano de idade.
Ademais, cerca de 33% dos individuos relatam que o diagnostico s6 foi possivel ap6s consultar
cinco médicos ou mais*®. Um estudo em grupos de pacientes da Europa, Australia, Estados
Unidos e Asia comparou a idade de aparecimento dos primeiros sintomas da AME e a idade de
confirmacéo do diagndstico. Os resultados mostraram que atrasos de diagnéstico podem levar

meses ou anos%.

Mesmo com o0s beneficios apresentados pelos estudos de eficacia do medicamento
onasemnogene abeparvoveque para a populacdo com até seis meses de idade, sem algumas
comorbidades definidas (como o uso de suporte ventilatdrio), ainda existe uma discussao sobre
arelevancia clinica dos desfechos publicados. Até o momento, os estudos mostram que 0 marco
motor atingido pelos pacientes foi o alcance de posi¢do independente por 30 segundos aos 18
meses de idade. Inclusive, alguns marcos foram redefinidos ao longo dos estudos, o que diminui
a confiabilidade da analise dos dados!®. Por se tratar de um tratamento novo, muitos estudos
ainda estdo em andamento, e ndo ha dados publicados sobre os reais beneficios com a terapia a

longo prazo.

Algumas limita¢des do estudo precisam ser mencionadas. Primeiro, grande parte do periodo
analisado ocorreu durante a pandemia de Covid-19, o que pode ter reduzido a procura por
peticionamentos relativos a8 AME e aumentado as demandas relativas a Covid-19. Segundo, a
auséncia de informacGes mais detalhadas sobre o uso de suporte ventilatorio nos documentos

médicos. Acredita-se que o numero de criangas em suporte ventilatorio pode ser maior, pois
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considerando a morosidade em realizar o cumprimento da acdo judicial deferida, muitas
criancas podem ter necessitado de maiores cuidados devido & progressdo da doenca. Somente
um estudo mais detalhado desta coorte poderd conhecer o perfil dos pacientes durante a
aplicacdo do medicamento e fornecer as respostas quanto aos beneficios do tratamento com o

onasemnogene abeparvoveque.

Por fim, ressalta-se que ndo foi foco deste estudo avaliar se estdo corretos os critérios usados
pelas agéncias de avaliacdo de tecnologias em saude, incluindo a Conitec, sobre a incorporacao

do Zolgensma nos sistemas de saude. Assim, recomendam-se pesquisas futuras nesta direcéo.
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7. CONSIDERACOES FINAIS

Este estudo contribuiu com a sumarizacdo de dados administrativos sobre 0s processos
judiciais contra o Ministério da Saude para a obtencdo do medicamento onasemnogene
abeparvoveque para AME. O desenho censitario em ambito federal permitiu identificar os
custos e a convergéncia do deferimento judicial aos critérios clinicos estabelecidos por agéncias

internacionais de avaliagdo de tecnologias em salde, incluindo a Conitec.

Os dados encontrados corroboram a importancia do diagnéstico precoce da AME e,
consequentemente, sua distribuicdo no SUS, visto que mais da metade das criangas que
judicializou o medicamento estava fora dos paramentos indicados pela Conitec. Alem disso,
verifica-se que a aplicacdo do medicamento ocorreu em criangas com perfil distinto ao indicado
pelas evidéncias da literatura (estudos publicados e a prépria bula do fabricante) e dos
protocolos de recomendacdo elaborados por agéncias de avaliacdo de tecnologias em saude.

Por ser uma condicdo de salde de baixa incidéncia e que evolui progressivamente, 0
diagnostico da AME pode se tornar um desafio e levar meses ou anos, devido a similaridade
dos sintomas iniciais com outras neuropatologias, a falta de especialistas e a auséncia de teste
genético para confirmacdo do diagndstico. Estes fatores podem implicar, por exemplo, no
acesso do medicamento pelo SUS, conforme os critérios recomendados pela Conitec. As

politicas publicas de saude precisam fomentar o diagnostico precoce da AME.

Destaca-se também a importancia dos Nucleos de Apoio Técnico do Judiciario (NAT-
JUS) na elaboracdo de pareceres fundamentados na medicina baseada em evidéncias e do
Forum de Salude do Conselho Nacional de Justica (CNJ) no monitoramento das demandas em
salde. A jurisprudéncia necessita deste apoio técnico para a realizacdo de uma andlise
minuciosa do caso concreto, sendo primordial adotar a medicina baseada em evidéncias para a
tomada de decisdo. Os custos crescentes em salde, o reconhecimento da limitacdo dos recursos,
a necessidade de garantir os direitos constitucionais e a crescente intervencdo do Poder

Judiciario faz com que a ATS seja peca fundamental no processo de deciséo.

Deve-se ampliar a discussdo sobre a forma de cumprimento da acdo judicial, visto que
0 pagamento direto pelo Ministério da Saude obteve menores custos na aquisicdo do
medicamento comparado ao deposito judicial. Obter-se-ia uma economia R$ 332 milhdes no
periodo investigado caso 0s 95 processos judiciais cumpridos pelo meio de depoésito judicial

fossem feitos por meio de pagamento direto.
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Devido as incertezas sobre os efeitos do medicamento a longo prazo e preocupacoes
com a sustentabilidade orgamentéria do SUS, ressalta-se a importancia de implementacéo de
acordos de compartilhamento de risco para medicamentos de alto custo utilizados em doencas
raras, até mesmo para o cendrio judicial. E importante que o judiciario tenha visdo técnica
adequada na analise das postulagdes e evitem proferir decisGes contrarias ao sistema de satde

e a ciéncia.
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ANEXO

Anexo 1 — Comité de Etica em Pesquisa (CEP)

FACULDADE DE CEILANDIA
DA UNIVERSIDADE DE W
BRASILIA - UNB

PARECER CONSUBSTANCIADO DO CEP
DADOS DO PROJETO DE PESQUISA

Titulo da Pesquisa: Perfil da judicializagdo do medicamento Zolgensma® e seu impacto no ambito do
Sistema Unico de Sadde

Pesquisador: Ana Katheryne Miranda Kretzschmar

Araa Tematica:

Varsdo: 2

CAAE: 69455023 0.0000.8093

Institui¢do Proponente: Faculdade de Ceilindia - FUNDACAD UNIVERSIDADE DE BRASILIA
Patrocinador Principal: Financiamento Prdprio

DADOS DO PARECER

MNimero do Parecer: 6.165.949

Apresentacio do Projeto:

Titulo: “Perfil da judicializacao do medicamento Zolgensma® e seu impacto no Ambito do Sisterma Unico de
Salde”

Resumo: “Introdugao: Nao existe cura para a Atrofia Muscular Espinhal (AME) 5q, & atualmente existem trés
farmacos direcionados ao seu tratamento: Spinraza®, Everysdi® e Zolgensma®. O Zolgensma® foi
recentemente incorporado no SUS, sendo disponibilizado apenas para pacientes de até 6 meses de idade
com AME tipo | que estejam fora de ventilagdo invasiva 16 horas ou mais por dia. Objetivos: Avaliar o perfil e
o impacto da judicializacio do medicamento Zolgensma® para tratamento de Atrofia Muscular Espinhal, no
Sistema Unico de Salde. Métodos e Técnicas: Trata-se de Pesquisa documental, exploratéria, de
abordagem gqualitativa & quantitativa, envolvendo os pacientes portadores de AME, com agbes Judiciais no
Ambito do Ministério da Sadde. O banco de dados serd obtido por meio da Lei de Acesso 4 Informacio (LAI)
submetida ac Departamento de Demandas Judiciais em Salde - DJUD, do Ministério da Sadde. Resultados
esperados: Conhecer o perfil dos pacientes portadores de AME que impetraram processos judiciais contra a
Unido para acessar o Zolgensma®. Estima-se avaliar a frequéncia das decisdes favordveis ao autor e
conhecer o embasamento adotado pelo judicidrio (consideragao das politicas pablicas formuladas e das
evidéncias publicadas). Em relagao ao impacto, pretende-se realizar o levantamento dos valores
empenhados para o tratamente da AME com base nos processos avaliados. Menhuma pesquisa até

Enderego: UNE - Prédio da Unidade de Engino e Docgncia (UED), Cenire Metropolitano, conj. A, lole D1, Saka ATOT/GE

Bairra: CTEILAMDIA SUL (CEILAMDLA) CEP: 72.220-000
UF: DF Municipio: BRASILIA
Telefone: (51)3107-8434 E-mail: cepfoai@omail com
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Contiruagao do Parecer: 6,165,549
o momente avaliou o impacto da judicializagio dos medicamentos para AME no ambito do SUS."

JUSTIFICATIVA: *"Muitos estudos demonstram que os beneficios da terapia de AME com o uso do
medicamento Zolgensma®, possuem varidveis a se considerar: como a idade do inicio dos sintomas, a
idade do paciente, o subtipo de AME, a necessidade de suporte ventilatério, dentre outros. Contudo,
nenhuma pesquisa até o momento avaliou o perfil dos pacientes que judicializaram este medicamento no
ambito do SUS levando em consideracao as orientagbes cientificas para o seu uso racional.”

“‘Desenho: Pesquisa documental, exploratdria, de abordagem qualitativa e quantitativa, envolvendo os
pacientes portadores de AME, com agbes judiciais no dmbito do Ministério da Sadde.”

Critério de Inclusao: “Sao elegiveis todos os pacientes portadores de AME que entraram com acao judicial
contra o Ministério da Salde para obtencido do medicamento Zolgensma & no periodo de 20159 a 2022°.
Critério de Exclusao: “Os critérios de exclusao sio: i) pacientes com outras doencas, que ndo a AME; ii)
pacientes com AME. mas que demandaram outros medicamentos, que ndo o Zolgensma &; iii) agoes
judiciais impetradas em ano distinto do periodo de 2019-2022.7

Objetivo da Pesquisa:

Geral: “Avaliar o perfil & o impacto da judicializacio do medicamento Zolgensma® para tratamenio de Atrofia
Muscular Espinhal (AME), no Sistema Unico de Satde”

Ezpecificos:

1-" Descrever o perfil demografico e clinico dos pacientes com AME envolvidos nos processos analisados”,
2 = “ldentificar a terapia solicitada nos processos para o tratamento da AME, o que inclui conhecer os
servigos de sadde gue prescreveram o tratamento & os documentos médicos que embasam os processa’s;
3 - “Estimar o custo do cumprimento judicial para o medicamento solicitada”

4 - “*Conhecer o perfil dos processos impetrados contra a Unido para o tratamento de AME".

Enderego: UNB - Prédio da Unidade de Ensino e Docsncia (UED]), Ceniro Metropalitana, conj. A, lole 01, Sala ATO7/E6

Bairro: CEILANDLA SUL [CEILANDLA) CEP: 72 .230-000
UF: DF Municipio: BRASILIA
Telefone: (61)3107-8434 E-mgil: cepfoeigmal com
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Continuagao do Parecer: 6. 166,549

Avallacdo dos Riscos e Beneficios:

Risco: "0 risco deste estudo é a possivel perda de anonimato dos autores, e para que isso seja
minimizado,nao serdo solicitados dados que possam identificar as pessoas como nome, cidade de origem e
data de nascimenta.”

Beneficios: "Quanio acs beneficios, estes serdo indiretos, pois poderd fomentar o desenvolvimento de
politicas pdblicas que visem o acesso racional ao tratamento de forma que sejam mais eficazes & seguros
para as criangas com AME."

Comentarios e Conslderagfes sobre a Pesquisa:

Trata-ge de um projeto de pesquisa que vai envolver um estudo de mestrado e um trabalho de conclusdo de
curso apresentados ao PPGCTS e ao Curso de Farmdcia, respectivamente, da FCE-UnB. A pesquisadores
responsdvel é Ana Katheryne Miranda Kretzschmar (Autora), o erientador & o Prof. Dr. Everton Nunes. a Co
-grientadora Prof Dra®Dayani Galato e a aluna de TCC & Ellen Lorrany Ximenes Teixeira (Colaboradora).

Consideragdes sobre os Termos de apresentacio obrigatdria:

Conforme descrito na carta de requerimento de dispensa:

“1- Esta pesquisa empregara apenas informagdes disponibilizadas por solicitagio da Lei de Acesso &
Informacdo (LAl

2 - Todos os dados serdo analisados de forma andnima, sem a identificacao nominal dos participantes;

3 - Oz resultados do estudo serfo apresentados de forma agregada, nio permitindo a identificagio
individual dos participantes.”

Conforme descrito no projeto detalhado:

“ Para a realizacio do estudo serd solicitada a dispensa de aplicacao do termo de consentimento livre e
esclarecido, e tal solicitacao se justifica pelo fato de varias criangas pela complexidade da doenca terem
evoluldo a dbito & também pelo fato de que muitos processos nao foram deferidos. Estas duas situacbes
poderiam causar danos aos responsaveis pelas criancas na ocasido de um possivel contato dos
pesquisadores. Além disso, o contato com as famllias poderia quebrar o sigilo e identificar os autores, o que
ndo & a intencao dos pesquisadores.”

Recomendagbes:

Endérago: UNE - Prédio da Unidade de Ensino & DocBnda (UED), Ceniro Metrapalitana, conj. A, lole 01, Sala ATOTIGE

Bairra: CTEILAMDNA SUL [CEILAMDLA) CEP: 72 720-800
UF: DF Municipio: BRASILIA
Tebefone: (51)3107-8434 E-mail: cepfoefDgmail com
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Continuagao do Parecer: §.166.949

Nao ha.
Conclusdes ou Pendéncias e Lista de Inadequacdes:
Todas as pendéncias foram atendidas.

Conslderagtes Finals a critério do CEP:

Diante do exposto, o Comité de Etica em Pesquisa — CEP, de acordo com as atribuigdes definidas na
Resoluciio CNS n." 466, de 2012, & na Norma Operacional n.®* 001, de 2013, do CHNS, manifesta-se pela
aprovacao do protocolo de pesquisa.

Ezte parecer fol elaborado baseado nos documentos abaixo relacionados:

Tipo Documents Arquive F‘nstag&m Autor Situacio
Informagdes Basicaz| PE_INFORMACOES _BASICAS DO P | 15/06/2023 Aceito
do Projeto ROJETO 2085537 pdf 12:54:57
Recurso Anexado resposta_as pendencias.pdf 15/06/2023 | Ana Katheryne Aceito
pelo Pesquisador 125446 |Miranda Kretzschmar
Projeto Detalhado /! |Projete_de_Pesquisa_pdf 31052023 |Ana Katheryne Aceito
Brochura 15:20:38  |Miranda Kretzschmar

igadar

Cronograma Cronograma. pdf 3052023 |Ana Katheryne Aceito
151825 |Miranda Kretzschmar

Dutros Curricule_Everton.pdf 040572023 |Ana Katheryne Aceito
13:16:06 |Miranda Kretzschmar

Outros Curricule_Ellen.pdf 04/05/2023 | Ana Katheryne Aceito
131527  |Miranda Kretzschmar

Dutros Curricule_Dayani.pdf 040572023 |Ana Katheryne Aceito
13:14:59 |Miranda Kretzschmar

Outros Curricule_Ana_pdf 04/05/2023 | Ana Katheryne Aceito
13:14:07  |Miranda Kretzschmar

Folha de Rosto Folha pdf 0400502023 |Ana Katheryne Aceito
1311248 |Miranda Kretzschmar

Orcamento orcamento. pdf 03052023 |Ana Katheryne Aceito
19:45:21  |Miranda Kretzschmar

Declaracao de Concordancia_Proponente. pdf 170472023 | Ana Katheryne Aceito

concordancia 12:35:11 | Miranda

Enderag¢o: UNB - Prédio da Unidade de Ensino e Docénca (UED], Centra Metropolitans, conj. A, lole 01, Sata ATOT/66

Bairre: CEILAMDIA SUL (CEILAMDILA) CEP: 72.220-000
UF: DF Municipio: BRASILIA
Tebefame: (51)3107-8434 E-mail: ceplosiomail com
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Declaracao de Concordancia_ Proponente. pdf 17/04/2023 |Kretzschmar Aceito
concordancia 12:35:11

Solicitacao Assinada | Termo_compromisso_e responsabilidad| 17/04/2023 | Ana Katheryne Aceito
pelo Pesquisador &, pdf 12:33:39  |Miranda Kretzschmar
Responsdvel

TCLE ! Termos de | Dispensa_TCL pdf 1704/2023 | Ana Katheryne Aceito
Assentimento / 12:32:08 |Miranda Kretzschmar
Justificativa de

Ausincia

Declaracao de Carta_encaminhamento. pdf 1704/2023 | Ana Katheryne Aceito
Pesquisadores 12:31:08 |Miranda Kretzschmar

Situacdo do Parecer:
Aprovado

Mecessita Apreciagio da CONEP:

Mao

Endereca:

BRASILIA, 06 de Julho de 2023

Bairra: CEILANDIA SUL [CEILAMDIA)

UF: DF

Telefone: (51)3107-8434

Municipio:

BRASILIA

Assinado por:

MARIANA SODARIO CRUZ

(Coordenador{a))

CEP: 72.220-000

[E-m:ail:

UNE - Prédio da Unidade de Enging & Docéncia (UED), Centro Metropolitand, conj. A, lole 01, Sata ATOT6E

cep. foe@gmai com
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