Camara dos Deputados

REQUERIMENTO DE AUDIENCIA PUBLICA N2 , DE 2015

(Da Senhora Mariana Carvalho)

Requer a realizacdo de Audiéncia
Publica na Comissdo de Seguridade Social
e Familia para debater doencas raras,
dificuldades no acesso ao tratamento e a
judicializacdo sob a ética do paciente.

Senhor Presidente,

Requeiro a V. Ex.2, com fundamento no art. 255 do Regimento
Interno, que, ouvido o Plenério, se digne a adotar as providéncias necessarias a
realizacdo de Reunido de Audiéncia Publica para debater doencas raras,
dificuldades no acesso ao tratamento e a judicializacdo sob a ética do paciente.

Para tanto, convidamos para o debate os Senhores:

Juiz JOAO BAPTISTA GALHARDO JUNIOR, Assessor da
Presidéncia Tribunal de Justica do Estado de Séo Paulo,
representando o Conselho Nacional de Justica e o Poder
Judiciario;

Dr. Carlos VITAL TAVARES CORREA LIMA — Presidente
do Conselho Federal de Medicina;

Senhor ANTOINE DAHER - CASA HUNTER -
Representante dos Pacientes portadores de doencas raras;

Dra. ANA MARIA MARTINS MARTINS — do Centro de
Referéncia em Erros Inatos do Metabolismo - IGEIM da
Unifesp;

Senhora MARIA JOSE DELGADO FAGUNDES - Diretora
da Interfarma — Associacdo da Inddstria Farmacéutica de
Pesquisas; e



e Dr. DENIZAR VIANNA ARAUJO - Médico e Professor -
Departamento de Clinica Médica da Universidade do Estado do
Rio de Janeiro.

JUSTIFICACAO

Cerca de 13 milhdes de pessoas no Brasil sdo portadoras de
doencas raras. O numero € superior a populacéo da cidade de S&o Paulo. Entre os
dias 22 e 24 de abril, representantes de varios paises e macro regides debateram,
no Word Orphan Drugs Congress 2015, realizado na cidade de Washington DC
nos Estados Unidos os avancos e desafios que enfrentam desde o
desenvolvimento de um medicamento até o acesso do paciente ao tratamento.

Na ocasido participei como mediadora de uma rodada de debates
sobre medicamentos o¢rfdos e doencas raras, juntamente com outros
representantes brasileiros, quando percebemos que os desafios sdo maiores do
que imaginavamos.

Mesmo com a “Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas
com Doencas Raras e as Diretrizes para Atencdo Integral as Pessoas com
Doengas Raras no ambito do Sistema Unico de Saude”, publicada pela Portaria
199/2014, do Ministério da Saude, ha muito o que fazer. Para avancar nesta
questdo alguns projetos de lei relacionados as doencas raras ou medicamentos
orfaos que estdo atualmente em tramitacdo no Congresso Nacional terdo que ter
celeridade nas discussdes. Hoje 26 proposi¢cOes fazem parte dos debates.

No mundo estima-se aproximadamente de 7 mil tipos de doencas
raras, e se individualmente atinge um nimero pequeno de pessoas, entretanto o
conjunto afeta uma parcela consideravel da populacdo mundial — entre 6% a 8%,
ou 420 milhdes a 560 milhdes de pessoas no. Assim, se aplicarmos 0s mesmos
percentuais para o Brasil, ja temos mais de 13 milhdes de pessoas com doencas
raras.

As doencas raras, em sua maioria sdo genéticas, isso é, a pessoa
nasce com um erro que € herdado e em muitos casos ha alteracdo nos
cromossomas e podem afetar multiplos 6rgédos, sistemas ou funcbes do corpo
humano, sendo que 75% das doencas raras se manifestam em criancas entre 0 e 5
anos de vida.

Destaco ainda, que algumas doencas raras sdo de manifestacéo
tardia, e pode decorrer de infeccOes bacteriana e virais, alergias ou causas
degenerativas.

O desenvolvimento de pesquisas pela inddstria farmacéutica é caro
e arriscado. Para viabilizar a producdo de medicamentos para o tratamento destas
doencas tem que ser levado em consideracdo, em um grau complexo e



personalizado, caracteristicas microambientais especificas com possibilidades de
mutac0es, dificuldade para encontrar no Mundo o nimero suficiente de pessoas
com doengas raras que possam atender os critérios minimos para o desenho do
estudo da pesquisa. Nesse sentido, segundo estudo feito pelo Total Orphan
Drugs, a pesquisa clinica para medicamentos 6rfdos para doencas raras custa
2.400% mais por paciente, quando comparado a uma pesquisa para doencas
prevalentes1[1].

O ritual regulatorio no Brasil para fabricacdo e distribuicdo destes
medicamentos dificulta o tratamento da maioria dos pacientes com doencas raras.
Algumas nunca chegaréo a ter tratamentos aprovados se ndo houver uma viséo
moderna.

Prestar assisténcia adequada aos pacientes com doencas raras
significa formular uma politica capaz de combinar as duas principais facetas da
questdo: cuidados e tratamento por um lado; oferta de medicamentos érfaos, por
outro. Na pratica, esse bindmio requer a organizacdo de uma rede de servigos que
mescle tratamentos e medicamentos de alto teor tecnolégico com procedimentos
de baixa complexidade e possa suprir as principais necessidades dos pacientes:
diagnostico preciso e precoce — um dos grandes problemas enfrentados por essas
pessoas; profissionais qualificados.

Ha um déficit de conhecimento médico e cientifico acerca dessas
doencas; infraestrutura condizente com as diferentes necessidades de satde dos
pacientes; acesso a medicamentos e acompanhamento dos tratamentos
ministrados.

O fato de o Brasil ndo possuir uma politica oficial especifica para
doencas raras ndo significa, porém, que os pacientes ndo recebam cuidados e
tratamentos. Os medicamentos acabam chegando até eles, na maioria por via
judicial. De uma maneira ou de outra 0 SUS atende essas pessoas — porém, de
forma fragmentada, sem planejamento, com grande desperdicio de recursos
publicos e prejuizo para os pacientes.

Além de estabelecer diretrizes para um programa nacional para o
tratamento de doencas raras no ambito do Sistema Unico de Saude (SUS) é
necessario incentivar as pesquisas e a fabricacdo de medicamentos como também
facilitar a importacdo das drogas Orfas para atender a demanda. Foram abordadas
também questdes relacionadas ao direito do paciente, humanizacdo do tratamento
e a importancia de um diagndstico rapido e preciso.

[1]Fonte: Total Orphan Drugs, 2014 - Disponivel em: http://www.orphan-drugs.org/2014/02/06/rare-disease-
clinical-trials-facts-figures.
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Representantes da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria,
(Anvisa), Comissdo Nacional de Etica em Pesquisa (CONEP), Conselho Federal
de Medicina (CFM), Conselho Nacional de Justica (CNJ), Céamara dos
Deputados, Associacdo da Inddstria Farmacéutica de Pesquisa (Interfarma),
Industrias Farmacéuticas e Associacdes de Pacientes, puderam debater durante
painéis e mesas redondas quais acdes podem ser tomadas para otimizar 0 acesso
de tratamentos para doencas raras e varias questdes inerentes como: o tempo para
a aprovacgdo de novas pesquisas e tratamentos, os entraves para a obtencédo de
medicamentos 6rfdos pelos sistemas publicos de salde, a falta de amparo a
pesquisa, pesquisadores e especialistas em doengas raras e também foi debatida a
desarticulagdo entre setores para a implementacdo de uma legislagdo mais
inclusiva e eficiente ao atendimento integral do pacientes com doencas raras.

O Brasil também levantou uma série de debates em torno do acesso
aos medicamentos 6rféos e doengas raras. Ao mediar um painel observei que ha
muito o que fazer como parlamentar e como médica.

Paralelamente ao Word Orphan Drugs Congress 2015 foi realizado,
pela primeira vez, Word Rare Disease Advocacy, onde associacOes e
organizagOes de pacientes com doencas raras do mundo todo puderam se
encontrar e apresentar painéis sobre seu trabalho e a realidade das doencas raras
em diversos paises. Com 0 objetivo de promover uma troca de experiéncias e
informacdes Uteis para reforcar luta pelos diretos de pessoas com doencas raras
em cada pais.

Quando se trata de doencas raras ndo existe unanimidade sequer em
relacdo ao seu conceito. Em comum, apenas a definicdo de que pertencem ao
grupo das doencas que afetam uma pequena parcela da populacdo. De modo
geral, analisando-se os varios conceitos adotados no mundo, € possivel situar as
doencas raras na faixa das que possuem prevaléncia méaxima varidvel de 0,5 a 7
por 10.000 habitantes. Esse dado, que aparentemente pode parecer irrelevante, é
fundamental para definir o escopo e amplitude das politicas oficiais
desenvolvidas por cada pais.

No Brasil, a Politica Nacional para Doengas Raras do Brasil -
Ministério da Saude, que seguiu as orientacdes da Organizacdo Mundial da
Salde, as doencas raras sdo aquelas que afetam até 65 pessoas em um
comunidade de 100 mil individuos, ou 1,3 para cada 2 mil individuos, isto é
atingem um numero pequeno da populacéo.



Portanto, a aprovacdo desse requerimento de audiéncia publica visa
que a Comissédo de Seguridade Social e Familia tenha a oportunidade de debater
com profundidade as questdes relacionadas a doencas raras, para que possamos
dar um passo para melhor qualidade de vida dos pacientes portadores de dessas
doencas raras.

Sala da Comissao, de julho de 2015.

MARIANA CARVALHO
Deputada Federal
PSDB/RO



