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SAUDE

Inovacao social farmaceéeutica para
doencas raras

Dia Mundial das Doencgas Raras é 6timo motivo para refletir sobre a
atencao integral a saude de quem é acometido por elas

Fernando Aith
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No dia 28 de fevereiro diversas atividades ao redor do mundo foram
realizadas para lembrar o Dia Mundial das Doencas Raras. O
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proporgao de oo Indiviauos a cCada I1UU mil pessoas.

Atualmente, hda em torno de 7.000 doencas raras descritas, sendo
80% de origem genética e 20% de causas infecciosas, virais ou
degenerativas. Estima-se que em torno de 13 milhdes de brasileiros
vivam com essas enfermidades, e que para 95% das doencas raras
descritas ainda ndo ha tratamento, restando somente os cuidados
paliativos e servicos de reabilitacao.

As dificuldades que se apresentam para uma pessoa com doenca
rara sdo enormes. Para chegar ao diagndstico, um paciente chega
a consultar até dez médicos diferentes, e a maioria é diagnosticada
tardiamente. Aproximadamente 75% das doencas raras ocorrem
em criangas e jovens.

Uma vez diagnosticada a doenca, para muitos pacientes em todo o
mundo, medicamentos e tratamentos médicos nao estao
disponiveis ou sdo inacessiveis, seja porque 0s pacientes vém de
contextos econdmicos pobres — e ndao sao vistos como um
mercado viavel pela industria farmacéutica —, seja porque os
pacientes com doencas raras nao representam uma base de
consumidores grande o suficiente para justificar os significativos
investimentos em pesquisa da industria farmacéutica necessarios
para o desenvolvimento de novos tratamentos.

No dominio das doencas raras, tém sido implementadas politicas
especificas em diferentes paises que tém resultado em algum
crescimento do numero de medicamentos para estas doengas. No
entanto, muitas condi¢cdes ainda carecem de tratamentos e,
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aesenvolvimento, proaucao € acesso que buscam aboraar as
desigualdades e vulnerabilidades em saude relacionadas a
doencas raras e outras necessidades médicas nao atendidas.

As inovagdes sociais farmacéuticas nao sao direcionadas
exclusivamente para fins lucrativos e sao caracterizadas por
colaboracodes entre empresas privadas, instituicoes publicas e
diversos grupos interessados (incluindo organizagoes de
pacientes). Pesquisa desenvolvida por equipes de pesquisadores
de Canad3, Brasil, Franca e Holanda, que tenho a satisfacao de
coordenar no Brasil, vem mapeando e divulgando casos de
inovagao social farmacéutica nesses paises.

No Brasil, a pesquisa conta com o apoio da Fundacao de Amparo a
Pesquisa do Estado de Sado Paulo (Fapesp) e visa fornecer uma
compreensao detalhada dos contextos médicos, sociais,
econdmicos, politicos e regulatérios que moldam essas iniciativas
SPIN.

Considera-se inovacao social as experiéncias que tem como
objetivos oferecer uma nova abordagem para lidar com
vulnerabilidades sociais ou ambientais, como pobreza,
desigualdades na saude, efeitos indesejaveis das mudancas
climaticas etc., que afetam pessoas com doencas raras (pequenas
populagdes de pacientes) e com doencas negligenciadas (doencas
prevalentes em paises de renda média e baixa).

Para ambas as categorias de doencas, o mercado esta falhando: é
incapaz de atender as populacdes de pacientes em questdo. A


https://www.jota.info/
https://www.jota.info/
https://www.jota.info/
https://www.jota.info/
https://www.jota.info/
https://www.jota.info/

= JOTA
= J @TA Q ENTRAR

dos daiversos atores envolvidos (ou se€ja, Inovagao responsavel).

A inovacao social usualmente estabelece parcerias entre empresas
privadas, instituicdes publicas e diversos grupos interessados (ou
seja, inovacao colaborativa), devendo necessariamente incluir os
usuarios no processo de inovacao. Na area da saude, a categoria
de usuarios é bastante ampla, pois inclui pacientes (que
consomem o medicamento), médicos especialistas (que
prescrevem e supervisionam o uso), farmacéuticos (que
distribuem) e seguradoras de saude (que pagam). Essas categorias
de usuarios podem estar envolvidas como individuos, mas também
representadas por organizagdes (por exemplo, grupos de defesa de
pacientes) ou até mesmo empreendedores sociais (por exemplo,
um farmacéutico ou um grupo de profissionais que se reunem para
fabricar medicamentos a precos baixos).

Medicamentos sdo bens peculiares. Antes de chegarem ao
mercado, os medicamentos sao testados quanto a seguranca para
uso humano e passam por ensaios clinicos em larga escala e em
varios locais para uma indicac¢ao, colocados sob jurisdicao
nacional — por exemplo, a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria
(Anvisa) no Brasil ou a Health Canada no Canada — ou
supranacional de agéncias reguladoras — como a Agéncia Europeia
de Medicamentos (EMA).

Uma vez confirmada sua seguranca e eficacia clinica, os
medicamentos passam por avaliacao econémica, associada a sua
efetividade, sendo esta a base para as negociacdes de precos entre
as empresas farmacéuticas e as autoridades relevantes no que diz
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etapa, 0 valor clinico do medicamento e 1estado; ha etapa seguinte,
avalia-se seu valor econémico. Além disso, a base epistemoldgica
da tomada de decisao é bastante convencional e exclusiva de
determinados atores, nomeadamente empresas e agéncias
reguladoras.

Esse enquadramento regulatério e institucional tem seus proprios
limites quando se trata do desenvolvimento de medicamentos para
doencas raras. Pequenas populacdes de pacientes em doengas
raras impedem grandes ensaios clinicos, e estudos randomizados
controlados por placebo nao sao adequados para medicamentos
pediatricos ou medicamentos para a fase terminal de doencas
como canceres, HIV/Aids ou outras doencgas degenerativas. Para
outras condicdes, o tamanho ou o status socioeconémico das
populacdes de pacientes nao representam um retorno suficiente do
investimento para a industria farmacéutica e/ou biotecnoldgica.

Para enfrentar as limitacdes do modelo sequencial e linear de
inovagao farmacéutica e as falhas do mercado de medicamentos,
politicas especificas foram desenhadas em diferentes regides do
mundo e para diferentes condicdes. No Brasil, esses esforcos se
iniciam apenas em meados da década de 2010, em momento
politicamente instavel do pais, razao pela qual ainda nao se fizeram
sentir pelos doentes raros.

Dependendo das legislagdes nacionais ou supranacionais, essas
politicas incluem flexibilizacdo tecnoldgica, incentivos econémicos
especificos e assisténcia cientifica a empresas que queiram
desenvolver tais medicamentos. No entanto, componentes
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personailizada (Lolller, ZU I ). ESTa mudanga resuitou em
medicamentos cujos pre¢os sao excessivamente elevados, muitas
vezes na ordem das centenas de milhares ou até milhdes de
dolares/euros por doente por ano (Coté & Keating, 2012). Esses
precos nao sao apenas inacessiveis para pacientes individuais,
mas também sdo uma ameaca para a sustentabilidade dos
sistemas publicos de saude.

E aqui que entram em cena abordagens socialmente inovadoras
para o desenvolvimento e cobertura de drogas. Essas abordagens,
que podem ser denominadas de “inovagao farmacéutica social”,
visam articular modelos socialmente robustos e economicamente
viaveis de P&D de produtos farmacéuticos, caracterizados por
novas parcerias nos setores publico, sem fins lucrativos e privado.
No Brasil, o Ministério da Saude, por meio da Portaria

199/2014, instituiu a Politica Nacional de Atencao Integral as
Pessoas com Doencas Raras, aprovou as Diretrizes para Atencao
Integral as Pessoas com Doencas Raras no ambito do Sistema
Unico de Saude (SUS) e instituiu incentivos financeiros de custeio.
No entanto, até o presente momento, esta norma ainda nao surtiu
os efeitos esperados.

Nos préximos dias 9 e 10 de margo sera realizada a Conferéncia
Internacional sobre Inovacao Social Farmacéutica para Doencgas
Raras, na Universidade de Utrecht (Holanda), onde os resultados
com diversas experiéncias serao divulgados publicamente. O

evento é gratuito e podera ser acompanhado online. O Brasil, por

meio da Universidade de Sao Paulo e da Fundagao Oswaldo Cruz,
estara presente como organizador do evento, colocando-se como
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Aplicada (Ipea), da sociedade Civil € ao governo.

ENTRAR

ENTRAR

Espera-se, com essa iniciativa, encontrar novos e inovadores

caminhos para a ateng¢ao a saude integral das pessoas com

doencas raras, visando a plena realizagao do direito a saude, da

dignidade humana e da justica social para os raros. Pl

FERNANDO AITH

Professor titular da Faculdade de Saude Publica da Universidade de
S&o Paulo (USP). Professor visitante da Faculdade de Direito da
Universidade de Paris. Diretor do Centro de Pesquisas em Direito

Sanitario da USP
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