COMISSAO DE DEFESA DOS DIREITOS DA PESSOA COM
DEFICIENCIA

REQUERIMENTO N2 , DE 2019
(Da Sra. GEOVANIA DE SA)

Solicita realizacdo de Audiéncia
Pulblica para discussdo do tema: “Doencas

Raras”.

Senhor Presidente:

Requeiro, com fundamento no art. 255 do Regimento Interno, que seja
realizada Audiéncia Publica nesta Comisséo para discutir o tema em epigrafe

como destacado:
Doencas Raras e Ultrarraras;

Diagnostico precoce, intervencdo terapéutica e medicamentos 0Orfaos
bem como o custeio com saude publica; medidas necessarias para melhora na

qualidade de vida daqueles que padecem vitimas de tais doencas.



JUSTIFICACAO

As doencas raras e ultrarraras acometem cerca de 13 milhdes de
pessoas no Pais, sendo assim consideradas aquelas enfermidades com baixa
prevaléncia na populacao.

De acordo com a Resolucdo n° 563/2017, considera-se ultrarrara a
doenca crénica, debilitante ou que ameace a vida, com incidéncia menor ou
igual a 1 (um) caso para cada 50.000 (cinquenta mil) habitantes. Ja as doencas
raras, por sua vez, sdo aquelas que afetam até sessenta e cinco pessoas em
cada cem mil individuos, conforme definido pela Politica Nacional de Atencéo
Integral as Pessoas com Doencas Raras.

Em 2014 um grande passo foi dado através da publicacdo da Portaria
199 que instituiu a Politica de Atencao Integral as Pessoas com Doencas Raras
no SUS. Porém, nao foi suficiente. Ainda hoje se observam gargalos estruturais
que impedem uma melhor estruturacdo da rede de centros especializados,
impossibilitam a evolucdo e priorizacdo do tratamento de doencas raras e
ultrarraras, bem como dificultam a superagéo dos desafios relacionados aos
medicamentos Orfdos que causam danosos custos as familias, ao Poder
Judiciario e ao proprio Pais.

Atualmente, o Ministério da Saude conta apenas com 8 (oito)
estabelecimentos habilitados e especializados para atendimento em Doencas
Raras, distribuidos em diversas unidades federativas do Brasil (DF, GO, PE,
PR, RJ, RS, SP e BA).

Tais Centros de Referéncia capacitados, equipados e integrados com a
rede hospitalar e pesquisadores habilitados proporcionam economia
significativa ao sistema publico em comparacdo com atendimentos
fragmentados e pontuais. 1sso ocorre pois através de um diagnostico precoce,
com uma intervencdo terapéutica oportuno-adequada e de qualidade,
acompanhada da ades&do ao tratamento por parte do doente/familia, pode
amortizar em muito o custeio em Saude Publica.

O desafio torna-se ainda maior considerando que 95% dessas doencas

nao possuem tratamento especifico e dependem de uma rede de cuidados



paliativos bem estruturada, que assegure uma melhor qualidade de vida aos
pacientes atendidos.

Deve-se considerar que o0 wusuario doente, ndo “cuidado”
adequadamente, sobrecarrega toda a Rede de Assisténcia da Saude, em todos
0S seus niveis de atencdo, buscando solucdo para suas dores. Essa
“peregrinacao dolorosa” se da desde Atencao Basica até assisténcia Hospitalar
e seus Servigos de Urgéncia e Emergéncias, com internacdes hospitalares
frequentes e ou internacdes prolongadas nas Unidades de Terapias Intensivas,
mesmo antes da manifestacdo plena da doenca de base, antes do diagndstico
especifico ou quando sua doencga diagnosticada piora ou complica.

Ademais, universalizar o atendimento a pacientes com doencas raras
passa ndo somente por uma politica que atue tanto no cuidado quanto no
tratamento, mas também na ampliacdo da oferta de medicamentos 6rfaos,
indispensaveis para a melhora da qualidade de vida e, muitas vezes,
regressao/estabilizacdo dos proprios sintomas da doenca.

Sao conhecidos como medicamentos o6rfaos aqueles destinados ao
tratamento especifico de determinada doenca rara e que, por sua
complexidade, demandam pesquisas cientificas avancadas. Porém, com um
namero baixo de pacientes beneficiados em relacdo a populacdo, tais
medicamentos costumam ter um alto custo, ndo sendo viavel a fabricacdo ou
mesmo sua importacao.

Como a legislagcdo brasileira determina que o critério de custo-
efetividade dos medicamentos seja levado em conta antes da adocao pelo
sistema publico (SUS) — entre outras medidas de protocolos clinicos — grande
parte dos medicamentos orfaos néo é oferecida pelo governo.

Nessas condicbes e considerando diversos fatores como a extensao
territorial do Pais, a dificuldade de atendimento especializado, o atraso no
tratamento, o agravamento dos quadros clinicos com maior utilizacdo de
servicos hospitalares, os gastos previdenciarios, 0s atrasos no treinamento,
habilitacdo e credenciamento de servigos geram custo financeiro e desgaste
emocional, culminando, em grande parte dos casos, na obtencdo de
medicamentos por via judicial, o que também acarreta um inchaco do Poder

Judiciério.



Assim, necessaria se faz a adocédo de medidas politicas expressivas no
combate as regulacbes atuais, que desconsideram as especificidades dos
medicamentos 0rfaos, afetando o acesso a tratamentos e impactando
negativamente a salde e a qualidade de vida dessas pessoas.

E ndo é soO, também deve o Poder Publico realizar um emprego mais
significativo de recursos para criagdo de um maior numero de Centros de
Referéncia em doencas raras, nos quais 0s pacientes tenham acesso a
diagndsticos precisos e tratamento especifico. Tal medida, consequentemente,
acarretara na reducao dos gastos publicos com saude e previdéncia, conforme
previamente exposto.

Ante o0 exposto, requer-se realizacdo de Audiéncia Publica para
discussdo especificamente de quatro tipos de doencas raras, quais sejam:
amitrofia muscular espinhal (AME), Sindrome de Duchenne, Lipofuscinose e
Sindrome de Wieacker. Além disso, para abordagem de politicas publicas que
visem uma melhoria na qualidade de vida desses pacientes, facilitagdo na
abertura de novos centros especializados no atendimento de doencas raras,
bem como na facilitacdo de producéo e/ou importacdo de medicamentos orfaos
e consequente desafogamento das vias judiciais.

Para tanto, requer que sejam convidados os seguintes especialistas no
tema para palestrarem na referida Audiéncia:

- Dra. Ana Cecilia Menezes — Coordenadora do Centro de Tratamento
de Erros Inatos do Metabolismo e Doencas Raras (CETREIM) do IMIP;

- Dra. Luana G. Dalla Rosa Vieira (ldallarosavieira@agmail.com) —

Neurologista especializada no unico caso de Sindrome de Wieacker conhecido
no Brasil;

- Dr. Lucas Victor Alves (lucasvictor@hotmail.com) (81) 9811-0411 -
Especialista em Pediatria pela Sociedade Brasileira de Pediatria; Neurologista

Pediatrico pela Escola Paulista de Medicina (EPM) - Universidade Federal de
Sdo Paulo (UNIFESP); Mestre em Neurologia e Neurociéncias pela EPM —
UNIFESP; Doutorando em Saude Integral pelo Instituto de Medicina Integral
Prof. Fernando Figueira (IMIP); Chefe do setor de Neurologia Pediatrica do
Centro de Tratamento de Erros Inatos do Metabolismo e Doengas Raras
(CETREIM) do IMIP;

- Ministro da Saude Luiz Henriqgue Mandetta;
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- Primeira-Dama Michele Bolsonaro — defensora das pessoas com
deficiéncia e doencas raras;

- Dra. Roséngela Moro, advogada e esposa do Min. Sérgio Moro,
atuante na area de solicitacdo de medicamentos via judicial para pacientes

acometidos de doencas raras.

Sala da Comissao, em de de 2019

Deputada GEOVANIA DE SA



