CAMARA DOS DEPUTADOS

PROJETO DE LEI N° , DE 2017
(Da Comissao de Seguridade Social e Familia)

Dispbe sobre os direitos de pessoas
diagnosticadas com doencgas graves e raras,
deveres do Sistema Unico de Saulde,
medicamentos 0Orfdos e incentivos a sua
producéo e pesquisa.

O Congresso Nacional decreta:

Art. 1° Esta lei dispbe sobre os direitos de pessoas
diagnosticadas com doencas graves e raras, deveres do Sistema Unico de

Saude, medicamentos 6rfaos e incentivos a sua producgao e pesquisa.

Art. 2° Doenca rara é aquela que atinge no maximo 65 pessoas

para um grupo de 100 mil individuos.

Art. 3° Doengas graves sdo aquelas que representam grave
ameaca a vida e alto potencial debilitante e de causar morbidade incapacitante.

Art. 4° Considera-se medicamento 0rfao aquele que foi
desenvolvido especificamente para o diagndstico, prevencdo e tratamento de
uma doencga ou condicdo rara e grave, para a qual ndo exista outro tratamento
eficaz e autorizado no territorio brasileiro ou que se mostre clinicamente superior

aos medicamentos existentes.

81°. A maior significancia clinica sera configurada quando um
medicamento demonstrar que possui vantagens terapéuticas superiores as

drogas aprovadas, nas seguintes formas:



| - Maior efetividade do que um medicamento aprovado para a
doenca ou condicdo, comprovada mediante ensaios clinicos comparativos, ou

analises de casos concretos estudados;

Il - Maior seguranca em parcela significativa da populacao alvo,
com a diminuicdo da poténcia e variabilidade dos efeitos secundarios
indesejados, mediante estudos que possam comparar as duas diferentes

substancias.

[l - Comprovacdo de que o medicamento 6rfao traz grande
contribuicdo nos cuidados ao paciente, como a melhoria de seu bem-estar, alivio

das dores, diminuicdo da morbidade e sintomatologia incapacitante.

82° A Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria devera adotar
requisitos diferenciados e simplificados para o registro de medicamentos 6rfaos,
que considerem as complexidades do estudo da doenca, dos farmacos, o
ndmero total de pacientes no territorio nacional, as dificuldades em estabelecer
protocolos de pesquisa, entre outros aspectos, além de conferir prioridade na
analise dos pedidos que envolvam esse tipo de medicamento, nos termos

regulamentares.

83° Os medicamentos oOrfédos terdo um adicional de 5 anos de
exploracéo exclusiva de mercado, além do tempo de protecao fixado em lei para

os demais medicamentos.

84° Os pacientes que participarem de pesquisas clinicas com
medicamentos 6rfdos no Brasil terdo o direito de recebé-los gratuitamente,
diretamente do patrocinador, enquanto houver indicacdo médica para seu uso e

até sua incorporagao ao SUS.

Art. 5° Todos os pacientes com doencas raras e graves tém o

direito de:
| - acesso ao atendimento integral e multidisciplinar a saude;

Il — fazer uso de medicamento 6rfao, registrado ou que ainda
esteja em estudo clinico, destinado especificamente para o tratamento da

doenca respectiva, quando ndo houver outro tratamento disponivel com eficacia



reconhecida, ainda que nao esteja participando do referido estudo e ndo tenha

sido contemplado para uso compassivo;

Il — importar medicamentos Orfédos, diretamente ou por
interposta pessoa, para uso exclusivamente pessoal para tratamento de doenca
rara e grave devidamente diagnosticada, conforme laudos médicos e ainda que

o produto ndo tenha sido registrado no Pais, nos termos regulamentares;

IV — receber do Sistema Unico de Salde os medicamentos

orfaos que forem regularmente registrados no Brasil,

V — ter acesso a servicos de aconselhamento genético, que
deverdo disponibilizar, entre outros, os testes genéticos necessarios para a

concluséo diagnéstica inequivoca das doencgas raras.

81° O direito previsto no inciso Il sera exercido apos a assinatura
de Termo de Consentimento Esclarecido pelo paciente, no qual conste o alerta
sobre os riscos do uso de produto ainda n&o registrado, da auséncia da
comprovacdo cientifica completa sobre a seguranca e eficacia do produto e
sobre a responsabilidade exclusiva do paciente ao fazer a op¢éo pelo uso de

terapia ainda em fase experimental.

§2° Todas as informacdes obtidas no acompanhamento genético

e nos testes genéticos preservarao o sigilo dos pacientes.
Art. 6° E obrigacdo do Sistema Unico de Sautde:

| - disponibilizar aos pacientes com doencas graves e raras a

atencdo a saude de forma integral;
Il — fornecer os medicamentos 6rfaos registrados no Brasil;

[l — criar e manter centros de salde especializados no

tratamento de doen(;as graves e raras,

IV — disponibilizar na rede assistencial, ainda que de forma
referenciada, os servicos de acompanhamento genético dos pacientes com
doencas raras e graves, inclusive os testes genéticos necessarios para a

conclusao diagndstica inequivoca de pacientes e familiares;



V — desenvolver e manter sistema de informacéo com todos os
dados relacionados aos pacientes com doencgas raras e 0s resultados dos testes
genéticos realizados, preservado o sigilo dos pacientes.

VI — incentivar, patrocinar, participar e financiar pesquisas com
farmacos inovadores, estudos clinicos e pré-clinicos, diretamente ou mediante a
celebracdo de parcerias e acordos com instituicdes de pesquisa, de natureza

publica ou privada, nacional ou internacional.

81° As informacgOes e dados genéticos poderdo ser utilizadas,
desde que preservado o sigilo da identidade do paciente, para a pesquisa € 0
desenvolvimento de medicamentos 6rfaos, por instituicdes publicas e privadas,
nacionais e internacionais, no ambito de acordos de cooperacdo técnica

celebrados entre as instituicdes de pesquisa e as titulares das informacdes.

8§2° Todas as informacbes obtidas no processo de
aconselhamento genético e testes genéticos sao sigilosas e deverdo compor um
sistema de informacfes para a elaboragcéo de politicas e programas destinados

a prevenir, diagnosticar e tratar doencas raras.

Art. 7° A Unido, os Estados e municipios deverdo incentivar a
pesquisa e desenvolvimento de terapias inovadoras para o tratamento de
doencas graves e raras por meio de financiamento, celebracéo de convénios e
acordos de cooperacdo e desenvolvimento de politicas, programas e acfes
publicas destinadas a melhorar, capacitar, modernizar e ampliar os centros de

pesquisa nacionais.

Art. 8° A Anvisa podera celebrar acordos de cooperacédo técnica
com as demais autoridades sanitarias de outros paises para a troca de
informacdes relacionadas a produtores, produtos e processos que envolvam 0s

medicamentos 6rfaos.

Art. 9° A Lei n° 10.603, de 17 de dezembro de 2002, passa a

vigorar com a seguinte redacao:

“‘Art. 1° Esta Lei regula a protecédo, contra o uso comercial
desleal, de informacdes relativas aos resultados de testes ou outros dados ndo
divulgados apresentados as autoridades competentes como condicdo para

aprovar ou manter o registro para a comercializacdo de produtos farmacéuticos



de uso humano e veterinario, fertilizantes, agrotéxicos seus componentes e
afins. (NR)”

83° Os prazos previstos nos incisos | e Il ficam acrescidos em 5
quando se tratar de medicamentos 6rfaos destinados especificamente para o

tratamento de doencas raras e graves. (NR)”

Art. 10 O art. 19-Q da Lei n® 8.080, de 19 de setembro de 1990,

passa a vigorar acrescido do 83° seguinte:
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83° No caso de analise de medicamento Orfao para incorporagéo
ao SUS, nédo seré feita a avaliacdo econbmica comparativa com as tecnologias
ja incorporadas, devendo a CONITEC considerar, tdo somente, a andlise
econbmica restrita aos custos e beneficios esperados com o uso do
medicamento e a avaliagdo sobre a maior significancia clinica, a qual sera
configurada quando um medicamento demonstrar que possui vantagens

terapéuticas superiores as drogas aprovadas, nas seguintes formas:

| - Maior efetividade do que um medicamento aprovado para a
doenca ou condi¢do, comprovada mediante ensaios clinicos comparativos, ou

analises de casos concretos estudados;

Il - Maior seguranca em parcela significativa da populacéo alvo,
com a diminuicdo da poténcia e variabilidade dos efeitos secundarios
indesejados, mediante estudos que possam comparar as duas diferentes

substancias.

lll - Comprovagédo de que o medicamento orfao traz grande
contribui¢cdo nos cuidados ao paciente, como a melhoria de seu bem-estar, alivio

das dores, diminuicdo da morbidade e sintomatologia incapacitante. (NR)”

Art. 11 Esta lei entra em vigor na data de sua publicacéo.



JUSTIFICACAO

A Comissdo de Seguridade Social e Familia, por meio da
Subcomissdo Especial para tratar de temas relacionados a pesquisa,
desenvolvimento e uso de farmacos experimentais para tratamento de doencas
graves ou raras — Subfarmacos-2017, promoveu uma série de acdes destinadas
a conhecer melhor a realidade dos pacientes com doengas graves e raras, em
especial as possibilidades de acesso aos medicamentos. No curso dos debates,
ficou demonstrado diversos problemas enfrentados por esse grupo de pacientes
que torna praticamente impossivel a concretizacéo de seus direitos relacionados

a saude, em sua integralidade.

A pesquisa, inovagcdo e desenvolvimento de produtos
terapéuticos especificos para as doencas classificadas como graves e raras
esbarra na falta de interesse da iniciativa privada em pesquisar e desenvolver
produtos para um mercado consumidor muito pequeno. Os custos para a
descoberta de novos farmacos sdo muito elevados e dificeis de serem

recuperados no caso das doencas raras.

A proposta busca criar incentivos para o desenvolvimento dos
chamados medicamentos 6rfaos, 0s quais teriam requisitos menos rigorosos, do
ponto de vista dos estudos cientificos e analise sanitaria, e prazo maior para
explorag@o com exclusividade de mercado. Além disso, ao ser qualificado dessa
forma, se cumprir o critério de maior significancia clinica, o medicamento 6rféo
sera incorporado ao SUS, independente de parecer da CONITEC, como forma
de garantir a integralidade do direito a salude para os pacientes com doencas
raras e graves, algo que ja vem sendo reconhecido rotineiramente pelo Poder
Judiciario. Espera-se também diminuir a quantidade de processos judiciais que
buscam a garantia de acesso a produtos especificos para o combate as doencas

raras.

A matéria também alberga o direito daqueles que participam de
estudos clinicos, envolvendo medicamentos 6rfaos, de receberem os produtos
gratuitamente e direto do laboratério patrocinador, durante todo tempo que
possuir indicagdo médica para seu uso. Entretanto, o SUS ficard obrigado a

ressarcir os custos desses medicamentos. Tal medida € necessaria para



viabilizar a realizacdo de estudos no Brasil, para as doencas raras de menor
prevaléncia, para as quais nao haveria possibilidade de o desenvolvedor sequer

recuperar seus investimentos, tendo em vista o0 mercado potencial infimo.

Além disso, o PL traz de forma expressa quais os direitos sdo
titularizados pelos pacientes com doencas raras e graves, bem como os deveres
do SUS em relacao a tais pacientes. Merece destaque o tratamento especial que
€ dado ao aconselhamento genético e a realizacdo dos testes genéticos que
forem necessarios a obtencao do diagndstico conclusivo e inequivoco sobre a
doenca. Todos os dados gerados nesse procedimento deverdo compor um
sistema de informacBes que permita a formulacdo de politicas, programas e
acOes de planejamento para a prevencao da ocorréncia de novos casos e 0
fornecimento de subsidios para a pesquisa e 0 estudo das doencas e respectivos

protocolos terapéuticos.

O Projeto também confere protecdo ao dossié de pesquisa, no
intuito de evitar 0 uso nao autorizado de informacdes privilegiadas, algo que
contribui para desestimular ainda mais a pesquisa de medicamentos 0rfaos.
Essa protecao estéa atualmente prevista na Lei n°® 10.360, de 17 de dezembro de
2002, que de forma bastante incoerente ndo protege os produtos farmacéuticos

de uso humano, enquanto protege os de uso veterinario.

H4, ainda, a previsdo para que o Poder Publico incentive as
pesquisas e a inovacao na area das doencas graves e raras. Esse estimulo pode
ser viabilizado por meio de financiamento, celebracdo de convénios e acordos
de cooperacdo com instituicbes que tenham a pesquisa com funcgéo principal,
além do desenvolvimento de politicas, programas e a¢des publicas destinadas a

melhorar, capacitar, modernizar e ampliar 0s centros de pesquisa nacionais.

A celebracdo de acordos de cooperacgéo relacionados a esse
tema pode ser relevante, em alguns casos até essencial, para aumentar as
possibilidades de sucesso. O intercambio de informacdes entre autoridades de
diversos paises pode ser um importante diferencial para novas descobertas,
ainda mais quando consideramos a pequena quantidade de pacientes ao redor

do mundo que possuem determinadas doencas.



Ante a relevancia para a concretizacdo do direito a saude dos
pacientes que possuem doencas raras e graves, solicitamos o0 apoio dos demais
parlamentares no sentido da aprovagao da presente proposta.

Sala das Sessoes, em de de 2017.

Deputado Hiran Gongalves
Presidente



