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RESUMO

A judicializacdo do acesso a medicamentos de alto custo para doencgas genéticas raras e que ndo foram
incorporados no Sistema Unico de Satde (SUS) como o Zolgensma®, indicado para o tratamento da
atrofia muscular espinhal (AME), é cada vez maior. Realizou-se uma pesquisa exploratéria em duas
etapas: a primeira foi baseada em uma busca de literatura referente ao tema e a segunda etapa foi feita
uma analise de decisfes judiciarias como objetivo, a pesquisa buscou analisar as decisées do Supremo
Tribunal Federal, Superior Tribunal de Justica e dos Tribunais Federais da 12, 22, 3?2, 42 e 52 regido e
verificar os motivos para recusa do fornecimento do medicamento Zolgensma®, identificar se os
conceitos de eficécia, efetividade e custo-efetividade sdo usados em conformidade com as diretrizes
da avaliacdo de tecnologia em salde, analisar as leis e diretrizes referentes aos medicamentos para
doencas raras e o sistema Unico de saude. Foram identificadas 22 decisbes, sendo que 20 negaram o
fornecimento do medicamento, 1 concedeu e 1 solicitou nova pericia a fim de atestar a necessidade
do uso do medicamento. Por se tratar de um medicamento de alto custo, foi possivel averiguar que
aléem do valor, os aspectos de eficacia, efetividade e custo-efetividade foram trazidos pelos

magistrados em suas justificativas.

Palavras-chave: Judicializacdo da saude; Avaliacdo de tecnologias em salde; Doencas raras;
Zolgensma; atrofia muscular espinhal;
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ABSTRACT

The judicialization of access to high-cost drugs for rare genetic diseases that have not been
incorporated into the Unified Health System (SUS) such as Zolgensma®, indicated for the treatment
of spinal muscular atrophy (SMA), is increasing. An exploratory research was carried out in two
stages: the first was based on a literature search on the subject and the second stage was an analysis
of judicial decisions as an objective, the research sought to analyze the decisions of the Federal
Supreme Court, Superior Court of Justice and Federal Courts of the 1st, 2nd, 3rd, 4th and 5th region
and verify the reasons for refusing to supply the Zolgensma® drug, identify whether the concepts of
efficacy, effectiveness and cost-effectiveness are used in accordance with the evaluation guidelines
technology in health, analyze the laws and guidelines regarding drugs for rare diseases and the unified
health system. 22 decisions were identified, 20 of which denied the supply of the drug, 1 granted and
1 requested a new expertise in order to attest to the need to use the drug. As it is a high-cost drug, it
was possible to verify that in addition to the value, the aspects of efficacy, effectiveness and

costeffectiveness were brought by the magistrates in their justifications.

Keywords: Judicialization of health; Health technology assessment; Rare disease; Zolgensma; Spinal
muscular atrophy;
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1 INTRODUCAO
A atrofia muscular espinhal (AME) € uma doenca neurodegenerativa com heranca genética

autossdmica recessiva. E causada por uma dele¢do homozigdtica do gene de sobrevivéncia do moto
neurdnio. Essa alteracdo genética resulta na reducdo dos niveis da proteina de sobrevivéncia do moto
neurénio, levando a degeneracdo de moto neurbnios alfa da medula espinhal, o que resulta em
fraqueza e paralisia muscular proximal progressiva simétrica (BAIONI, 2010; AMBIEL, 2010). Sua
incidéncia estimada é de 1:6.000 a 1:10.000 nascimentos. A frequéncia de individuos portadores
(heterozigotos) da doenca é de um para cada 40 a 60 individuos (BAIONI, 2010; AMBIEL, 2010).

No Brasil, em 2020, existiam cerca de 7 mil casos com o diagnéstico de AME (ROCHE, 2020).
Atualmente, existem trés medicamentos aprovados pela Agéncia Nacional de Vigilancia

Sanitéaria (ANVISA, 2020) para o tratamento da atrofia muscular espinhal, conforme quadro abaixo:

Quadro 1- Medicamentos para AME
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Medicamento Tipos Idade Atuacio no Organismo Método e Duracio do
Tratamento
Spinraza IA,LILIIe Cnangas a E uma terapia que aumenta | Administragdo  intratecal.
(Nusinerscna) AY partir de 2 a producio pelo gene Sdo duas fascs:
mescs SMN2 da protcina SMN 1°: 4 doses por 2 meses.
funcional. Spinraza ¢ um | 2° (manutengdo): A partir
utilizado para corngir da quinta dose, a aplicagdo
defeitos em genes como o | ¢ feita a cada 4 meses, pelo
SMN2. resto da vida.
Zolgensma IAcl Crnangas com E um tratamento que Perfusdo Intravenosa de
até 2 anos mclhora os niveis de dosc tunica.
protcina SMN funcional
através da introdugiio na
c¢lula do paciente de um
novo gene SMN1.
Evrysdi IA,LIIc I Adultos ¢ Terapia que atua no gene Medicagdo oral de uso
(Risdiplam) criangas > 2 SMN2. E uma molécula diario.
mescs pequena que faz com que
essc gene produza uma
protcina SMN mais
complecta.

Fonte: SOUZA (2021)

Embora seja aprovado o uso de trés medicamentos pela Agéncia Nacional de Vigilancia
Sanitaria (ANVISA), h4 apenas um tratamento disponivel pelo Sistema Unico de Satide. Desde junho
de 2019, ha possibilidade do tratamento da AME pelo SUS com o medicamento Spinraza®
(Nusinersena), por meio da Portaria n° 1.297, que institui projeto piloto de acordo de
compartilhamento de risco para incorporagdo de tecnologias em saude, para oferecer acesso ao
medicamento Spinraza® para o tratamento da Atrofia Muscular Espinhal (AME 5q) tipos Il e 11l no
ambito do SUS (BRASIL, 2019).

O medicamento Zolgensma® (Onasemnogene abeparvovec), foi lancado em 2019 pela
farmacéutica Novartis e atua fornecendo uma copia totalmente funcional do gene SMN, que ajuda na
producdo da proteina essencial para a sobrevivéncia do neurénio motor em quantidade suficiente para
o corpo. O gene é entregue nas células alvo, usando um virus modificado, também chamado de vetor
viral, que ndo causa doengas em seres humanos (NOVARTIS, 2019). Os resultados alcancados a partir
dessa terapia sdo consideravelmente melhores se comparado ao medicamento Spinraza® ofertado
pelo SUS (RIERA et al., 2019). Um dos problemas levantados € o valor dessa terapia que custa em
média 10 milhdes de reais e ndo é disponibilizada pelo SUS. Além disso, tem o fato de que o

tratamento s6 é aplicavel as criancas com idade menor a dois anos, necessitando que todo esse
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processo desde a compra do medicamento até sua manipulacdo seja realizado de forma muito rapida
(SOUZA, 2021).

Quando um medicamento é incorporado pelo SUS, ele passa por uma avaliagdo na Comissao
Nacional de Incorporacio de Tecnologias no Sistema Unico de Sadde (BRASIL, 2021), que envolve
dois fatores: o primeiro a comparagéo entre tecnologias -duas ou mais-; o segundo a avalia¢ao entre
custo e desfecho, sendo que essa ultima analise envolve o custo-efetividade e o custo-utilidade
(BRASIL, 2021). O custo-efetividade é a comparagdo entre os custos da tecnologia e suas
consequéncias e € em cima dele que sdo tomadas as decisfes de provimento ou ndo do medicamento
em questao.

No Brasil, foi na promulgacdo da Constituicdo Federal de 1988 que a salde foi considerada
um direito através do art. 6°, considerado como um direito fundamental social (JUNIOR; LEIVAS,
2011). No art. 196 encontra-se o dever do Estado na efetivacdo deste direito constitucional através do
Sistema Unico de Satde que foi criado e regulamentado através da Lei n° 8080 de 1990 reafirmando
0s principios constitucionais da universalidade, integralidade, igualdade, descentralizacdo e
participacdo social. Por meio desses principios, fundamenta-se a procura judicial por medicamentos
para as doencas raras (JUNIOR; LEIVAS, 2011).

Por ser a lei que dispde sobre as condi¢des para a protecdo, promogao e recuperacdo da saude,
da organizacdo e do funcionamento dos servicos competentes a area da saude, a Lei n° 8080/90, trata
também da assisténcia terapéutica e da incorporacdo de tecnologias em salude no SUS, ou seja, ela
discorre sobre as condi¢cdes para uma tecnologia em satde (medicamentos, equipamentos, entre
outros) seja incorporada as tecnologias ofertadas de forma gratuita pelo SUS (JUNIOR et al., 2012).

Falando especificamente do tratamento com o Zolgensma®, por ser considerado um
medicamento mais eficaz quando comparado as outras possibilidades (VALENCIO, 2019), houve um
aumento muito grande na prescricdo do Zolgensma® para o tratamento da AME e, por ndo ser
ofertado pelo SUS, notou-se a busca pela via judicial para que o tratamento fosse disponibilizado de
forma gratuita pelo governo através do Ministério da Saude e do SUS.

A judicializacdo do direito a saude é quando o cidaddo demanda do sistema judiciario que seu
direito ao acesso a saude seja garantido. Segundo Barroso (2012) o termo judicializacdo significa que
algumas questdes de grande influéncia politica ou social estdo sendo determinadas pelos 6rgaos do

Poder Judiciario, e ndo pelas instancias politicas tradicionais como o Congresso Nacional e o Poder
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Executivo. A judicializacdo implica em uma transferéncia de poder para juizes e tribunais, com
impacto significativo na linguagem e na forma de participacdo da sociedade.

Desde a publicacdo da Portarian® 1.297 (BRASIL, 2019) até abril de 2022 ¢ possivel encontrar
56 decisOes e interpretacfes do tipo de solicitacGes da providéncia do medicamento Zolgensma®
analisadas pelo Supremo Tribunal Federal (STF), Superior Tribunal Justica (STJ) e pelos Tribunais
Regionais Federais (TRFs) da 12, 22, 32 42 e 52 regido (JUSBRASIL, 2021).

Pretende-se, com esta pesquisa, identificar se as decisfes judiciais estdo considerando o
conceito de custo-efetividade para o fornecimento ou ndo do medicamento Zolgensma® no Brasil,
analisar as decisfes do Supremo Tribunal Federal, Superior Tribunal de Justica e dos Tribunais
Regionais Federais (TRF1, TRF2, TRF3, TRF4 e TRF5) e verificar os motivos para recusa do
fornecimento do medicamento Zolgensma®, identificar se os conceitos de eficacia, efetividade e
custo-efetividade sdo usados em conformidade com as diretrizes da avaliacdo de tecnologia em saude,
analisar as leis e diretrizes referentes aos medicamentos para doencas raras € 0 sistema Unico de satde
e analisar os laudos NAT-JUS disponibilizados nas sentencas publicas.

Com isso, procura-se compreender melhor o fenbmeno da judicializacdo do acesso ao
tratamento da atrofia muscular espinhal e contribuir para a melhoria da assisténcia de pessoas

portadoras da doenca.

2 METODOLOGIA

A presente pesquisa caracteriza-se como uma pesquisa exploratoria por buscar explorar um
problema, procurando uma forma de fornecer informacdes necessarias para uma futura investigacao
sobre o tema. Esse tipo de pesquisa refere-se a dados qualitativos e tem como coleta desses dados a
pesquisa bibliografica sobre o tema, além da possibilidade de analises de decisbes juridicas, notas
técnicas e realizacdo de estudos de caso (MINAYO, 2013).

Para responder a questdo de pesquisa deste artigo: “As decisdes judiciais em satde estdo
levando em consideracdo as diretrizes das avaliagdes de tecnologia em saude para o tratamento com
o medicamento Zolgesma®?”, o estudo foi realizado em duas etapas: a primeira foi baseada em uma
pesquisa de literatura sobre o tema e a segunda etapa foi realizada uma anélise de decisdes judiciarias

sobre o tema. A coleta de dados para a formulacdo do referencial tedrico e discussao, foi realizada
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uma pesquisa, a partir de fontes secundarias, através de levantamento bibliografico, nas bases de
dados “BVS” ¢ “Scielo” que buscou por textos que tivessem no seu titulo, resumo e/ou assunto algum
dos seguintes descritores: “Zolgensma”; “Doengas Raras”; “Diretrizes de Avaliagao de Tecnologia”;
“Jurisprudéncia” e “SUS”.

Na segunda etapa, foi realizada a pesquisa exploratéria de jurisprudéncia, onde foram
selecionadas decis0es, tanto no Supremo Tribunal Federal, Superior Tribunal de Justiga quanto nos
Tribunais Regionais Federais 12, 23, 3% 42 e 52 regido. Como critérios de inclusdo se enquadram
decisOes relacionadas ao fornecimento do medicamento Zolgesma® entre os anos de 2019 e 2022 que
tenham sido tomadas pelo colegiado, que séo as decisbes proferidas por pelo menos 3 magistrados,
chamada de ac6rd@o. Em regra, ocorre nos tribunais, seja em decisdo de recursos ou a¢des originarias
(Tribunal de Justica do Distrito Federal e dos Territdrios, 2018).

A partir da anélise da literatura e das decisdes, a tematica seré discutida em trés categorias:
analise das decisdes do Supremo Tribunal Federal, Superior Tribunal de Justica e Tribunais Regionais
Federais (TRF1, TRF2, TRF3, TRF4 e TRF5), identificacdo dos conceitos de eficacia, efetividade e
custo-efetividade frente a avaliacdo de tecnologia de salde e as decisdes e analise das leis e diretrizes

referentes aos medicamentos para doencas raras e o sistema Unico de salde.

3 RESULTADOS

A partir da pesquisa, foram encontradas 56 decisdes entre os Supremo Tribunal Federal,
Superior Tribunal de Justica e Tribunais Federais Regionais da 12, 32 42 e 5?2 regido, ndo sendo
encontradas decisdes relacionadas ao tema no Tribunal Federal da 22 regido para a anélise. Como o
foco deste trabalho sdo decisbes tomadas pelo colegiado, o nimero final de decisGes que estavam

dentro do critério definido foram 22, transcritas na tabela 1 abaixo:

Tabela 1 — Decisfes relacionadas ao medicamento Zolgensma®

N° Orgéo Tipo de decisdo Data da NUmero processo Acérdéo Julgador
Publicacdo
1 TRF1 Agravo de 23/11/2021 10310806220214010000 Negou
Instrumento

2 TRF1 Apelacéo Civel 25/08/2021 10458906120204013400 Concedeu
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11

12

13

14

15

16

17

18

19

20

TRF1

TRF3

TRF3

TRF3

TRF4

TRF4

TRF4

TRF4

TRF4

TRF4

TRF4

TRF4

TRF5

TRF5

TRF5

TRF5

TRF5

TRF5
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Agravo de 09/07/2021

Instrumento

Agravo de 03/07/2020

Instrumento

Agravo de 29/12/2021

Instrumento

Agravo de 18/10/2021

Instrumento

Agravo de 15/12/2021

Instrumento

Apelacdo Civel 23/06/2021

Apelacao Civel 05/10/2021

Apelacao Civel 14/09/2021

Agravo de 29/06/2021

Instrumento

Agravo de 11/05/2021

Instrumento

Agravo de 17/11/2020

Instrumento

Apelagdo/Remes 30/06/2020
sa Necessaria

Agravo de
Instrumento

08/02/2022

Agravo de 09/12/2021

Instrumento

Apelacdo Civel 31/08/2021

Apelagdo Civel 12/08/2021

Agravo de 15/12/2020

Instrumento

Agravo de 26/04/2022

Instrumento

10310806220214010000

50008609020204030000

50341535120204030000

50121272520214030000

50329534520214040000

50108800920184047009

0549133420204047100

50037188220214047000

50535567620204040000

50079800420194047111

50408661520204040000

50191580620204040000

0809233742021450000

08093994320204050000

08165404520204058300

08010733820204058102

08053886820204050000

08147696620214050000

Negou

Solicita pericia
médica

Negou

Negou

Negou

Negou

Negou

Negou

Negou

Negou

Negou

Negou

Negou

Negou

Negou

Negou

Negou

Negou

Fonte: Adaptado de JUNIOR et al. (2012)

13
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Foram analisadas 3 decisdes do TRF1, 3 decisdes do TRF3, 8 decisdes do TRF4 e 6 decisdes do
TRF5, sendo que das 20 decisdes analisadas, 1 decisdo concedeu o medicamento Zolgensma®, 18
negaram e 1 solicitou nova pericia para averiguar se ha a necessidade do uso do medicamento.  Os
recursos julgados pelos 6rgdos colegiados dos tribunais, cujos acordaos foram analisados, foram
propostos tanto pelas partes responsaveis pelas criangas quanto pelos Estados ou pela Unido Federal.
Os recursos foram interpostos contra decisGes que concederam ou ndo concederam pedido do
fornecimento do medicamento.

O numero de decisdes que negaram o fornecimento do medicamento (n=18/20) é expressivamente
maior que as que concedem o mesmo (n=1/20). A fim de compreender 0s motivos que levaram a
recusa do fornecimento, elaborou-se entdo a tabela 2 com os aspectos mais utilizados pelos

magistrados nas promulgacdes das decisoes:

Tabela 2 - Aspectos considerados pelos magistrados no embasamento de sua decisdo

Aspectos usados pelos magistrados Decisdes DecisBes favoraveis
desfavoraveis

Aspectos legais e constitucionais:

Direito a vida 6 1
Artigo 196 CF 5 0
Tema 106 STJ 4 0
Tema 793 STF 1 0
Aspectos técnico-cientificos:
Eficacia 9 1
Falta de seguranca da terapia 2 0
Consideram a terapia segura 0 1
Relatdrio médico favoravel 4 1
Relat6rio médico desfavoravel 3 0
Nota técnica Nat-Jus favoravel 0 0

Nota técnica Nat-Jus desfavoravel 1 0
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Existéncia de uma terapia disponivel no SUS 9 0

- . x 5 0
Falta de relatorio de incorporacdo da
CONITEC

7 0

Falta de evidéncia da superioridade da
medicacdo em relacdo ao fornecimento pelo SUS
Aspectos de indicagdo do uso:
Idade e Peso acima do indicado da bula 3 0
Idade e peso indicados na bula 0 1
Influéncia na ordem financeira ou impacto no orcamento 1
publico
Custo-efetividade 2 0

Fonte: Adaptado de JUNIOR et al. (2012)

A partir da tabela, foi possivel averiguar que o aspecto do alto custo e o impacto financeiro do
medicamento no orcamento publico aparece como argumento em 17 das 18 decisfes (n=17/18) que
ndo concederam o medicamento. Como dito anteriormente, 0 Zolgensma® é uma terapia que custa
em média 10 milhdes de reais, o alto preco do medicamento torna o tratamento inviavel para os bebés
menores de dois anos acometidos pela AME, mesmo que esses tenham boas condigdes financeiras
(AMORIM, 2020).

O segundo argumento mais utilizado foi a falta de eficacia comprovada da tecnologia (n=9/18).
Este argumento tem respaldo em documento da CONITEC, segundo o qual o grupo de terapias
avancadas, que o Zolgensma® se enquadra, sdo tecnologias que, por serem inovadoras, oferecem
possibilidades de tratamento para doencas graves. Todavia, as evidéncias que indicam essas vantagens
inovadoras sdo limitadas. Pois observa-se que ha uma certa flexibilidade no rigor metodologico aceito
pelas agéncias regulatdrias para o registro dos produtos de terapias avancadas em comparagdo com
outros produtos biologicos, especialmente em relagdo ao desenho do estudo e aos desfechos clinicos.
Tal flexibilidade, gera inseguranga nos dados coletados e, consequentemente, limita a qualidade dos
dados como desfecho esperado e eficacia do medicamento (CONITEC, 2021). Por desfecho
clinico, entende-se que é o resultado medido no final do estudo, dado de suma importancia para ser

calculada a eficacia, efetividade e o custo-efetividade de uma tecnologia, que acaba se tornando uma
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barreira quando falamos de tecnologias avancadas de satde. Aqui, conforme os argumentos trazidos
na tabela 2, embora trés magistrados (n=3/18) tenham trazido a questdo do custo-efetividade, a falta
de estudos que corroborem um desfecho esperado no tratamento da AME com Zolgensma®, torna
inviavel a aplicacdo do conceito de custo-efetividade em conformidade com a concepcdo do termo
pela CONITEC, pois ao ndo ter certeza do desfecho esperado, nédo é possivel medir o custo frente a
isso, 0 que responde a questdo principal dessa pesquisa (CONITEC, 2021). Como ja foi citado
anteriormente, o medicamento Spinraza® esta disponivel pelo Sistema Unico de Salide desde o ano
de 2019 como alternativa para o tratamento da atrofia muscular espinhal com diagnostico até os dois
anos de idade. A aprovacdo da incorporacdo deste medicamento tanto na ANVISA gquanto na
CONITEC, gera o questionamento da superioridade do Zolgensma® em relacdo a ele, sendo esse
outro argumento utilizado nas decisfes (n=7/18).

O direito a vida, presente no Art. 50 da CF, aparece em 6 das 18 (n=6/18) decisdes que negaram.
Ja o Art. 196 da CF aparece em 5 das 18 (n=5/18) decisdes. Ele dispde que a saude é direito de todos
e dever do Estado, garantido mediante politicas sociais e econdmicas que visem a reducao do risco
de doenca e de outros agravos e ao acesso universal e igualitario as acdes e servigos para sua
promocdo, protecdo e recuperacao. A fim de negar com base nos dois artigos, a quinta turma do TRF4
(2021), decisdo nimero 14 da tabela 1, levanta que ndo se trata de direitos absolutos, uma vez que €
descabido exigir do Estado custear todo e qualquer tratamento de salde aos cidaddos, sob pena de
instaurar uma desordem administrativa e inviabilizar o funcionamento do SUS, considerando o
altissimo custo do medicamento.

O tema 106 do STJ foi usado como justificativa em 4 das 18 decisdes (n=4/18) que néo
concederam o medicamento. A tese trazida pelo tema aborda que a concessdo dos medicamentos ndo

incorporados em atos normativos do SUS exige a presenca cumulativa dos seguintes requisitos:
I)Comprovacdo, por meio de laudo médico fundamentado e circunstanciado expedido por
médico que assiste o0 paciente, da imprescindibilidade ou necessidade do medicamento, assim
como da ineficacia, para o tratamento da moléstia, dos farmacos fornecidos pelo SUS; II)
incapacidade financeira de arcar com o custo do medicamento prescrito; 111) existéncia de
registro do medicamento na ANVISA, observados os usos autorizados pela agéncia. (BRASIL,
2018, p. 5)
Considerando que o Zolgensma® possui registro na ANVISA desde 17 de agosto de 2020 e que
seu custo € altissimo, o uso de tal tema justifica-se principalmente no requisito onde exige um laudo

médico atestando a imprescindibilidade do medicamento e a ineficacia do farmaco fornecido pelo
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SUS. Cabe aqui ressaltar que, na tomada da decisdo, o magistrado apoia-se em relatorios de médicos
e da pericia do Nucleo de Apoio Técnico do Poder Judiciario (NAT-Jus). Tal pericia fornece notas e
respostas técnicas com fundamentos cientificos que auxiliam na analise de pedidos que envolvem
intervencdes médicas e fornecimento de medicamentos. Os documentos sdo emitidos pela equipe
técnica formada por profissionais de saide do Tribunal de Justica que contam com o auxilio de
especialistas que atuam em instituicbes conveniadas ao NAT-Jus (Tribunal de Justica do Estado de
Séo Paulo).

A falta relatério médico favoravel foi usada como argumento em 3 das 18 (n=3/18) decisdes
que negaram o fornecimento. Embora 4 decisdes tivessem relatério médico favoravel, os demais
argumentos fizeram com que o magistrado negasse o fornecimento. 1 dos 18 acérdaos 17 (n=1/18)
citaram diretamente o relatdrio desfavoravel do NAT-Jus quanto ao fornecimento do medicamento.
E considerado também nos argumentos de 1 das 18 decisdes (n=1/18), o tema 793 do STF, que dispde
sobre os entes da federacao, em decorréncia da competéncia comum, sdo solidariamente responsaveis
nas demandas prestacionais na area da satde, e diante dos critérios constitucionais de descentralizacdo
e hierarquizacdo, compete a autoridade judicial direcionar o cumprimento conforme as regras de
reparticdo de competéncias e determinar o ressarcimento a quem suportou o 6nus financeiro (STF,
2022).

A idade superior a indicada na bula foi justificada em 3 das 18 decisdes que negaram (n=3/18),
pois, a crianca era maior de dois anos, idade indicada na bula brasileira do medicamento. A bula
brasileira do medicamento informa que Zolgensma® é indicado para o tratamento de bebés e criangas
pequenas (menores de 2 anos) que sejam portadores da doenca hereditaria rara e grave chamada de
atrofia muscular espinhal (AME) (Novartis, 2019). Quando usada como justificativa pelos
magistrados, a crianca ja tinha dois anos de idade ou mais.

4 DISCUSSAO
4.1 AVALIACAO DE TECNOLOGIA EM SAUDE E O SUS (ATS)

Avaliacdo de tecnologias em saude (ATS) é a anélise e sintese continuas dos beneficios para a
saude produzidos pela utilizacdo de tecnologias como equipamentos, medicamentos, procedimentos
e modelos técnico-assistenciais, na salde das pessoas, juntamente ao estudo das consequéncias
econdmicas e sociais que 0 uso desta tecnologia produz (Marcelo Eidi Nita et al., 2010).

A Lei 8.080 criada pelo SUS tem como principio a integralidade, equidade e universalidade,

respeitando e visando a Constituicdo de 1988 a saude é um direito de todos. A Universalidade define
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que a salde deve ser acessada por todos os cidaddos do pais; a Equidade visa oferecer salde sem
diferenca entre os pacientes, sem distinguir populagdes conforme seu grupo social, demogréfico,
econdmico e geografico; ja a Integralidade visa identificar o individuo como um ser biopsicossocial
a partir de sua esséncia e humanidade. Esses principios visam uma pratica concreta de forma a oferecer
salde a todos no Brasil.

Dentro desses principios se inclui a obrigatoriedade do acesso & medicamentos, sendo
assegurado pelas seguintes politicas publicas: Politica Nacional de Medicamentos e a Politica
Nacional de Assisténcia Farmacéutica. No entanto, o SUS vem tendo dificuldades para assegurar
esses principios e o seu financiamento. A partir de pesquisas cientificas estdo sendo produzidas
alternativas para detectar a prevencdo e o tratamento de doencas, buscando formas mais praticas e
baratas para auxiliar nos principios do SUS, todavia as restricdes orcamentarias ndo permitem que 0s
sistemas de cuidado a salde oferecam todas as intervengdes para todos os pacientes.

Por conta disso e visando as avaliacfes de tecnologias em satde, buscando melhor adequacéo
dos recursos financeiros da salde, surgiu a CONITEC, que em 2011, definiu os critérios e prazos para
a inclusao das tecnologias no SUS a partir da Avaliacdo Tecnoldgica em Saude (ATS), que sintetiza
e analisa estudos e conhecimentos produzidos sobre tecnologias médicas e produz subsidios técnicos
importantes para a insercao de tecnologias na saude.

A ATS compreende muitas dimensdes, principalmente as de acurécia (de tecnologias
diagnosticas), eficacia (probabilidade de beneficio de uma tecnologia em condi¢es ideais), seguranca
(probabilidade de efeitos colaterais e adversos), efetividade (probabilidade de beneficio em condigdes
ordinarias, locais), custo-efetividade, custo-utilidade, impacto, equidade e ética.

Segundo o Manual Avaliacdo de Tecnologias em Saude Ferramentas para a Gestdo do SUS
do Ministério da Saude, eficacia é a probabilidade de que individuos de uma populagdo definida
obtenham um beneficio da aplicacdo de uma tecnologia a um determinado problema em condicGes
ideais de uso (BRASIL, 2009). Enquanto por efetividade, o Ministério da Saude, entende que é a
probabilidade de que individuos de uma populagéo definida obtenham um beneficio da aplicacéo de
uma tecnologia a um determinado problema em condi¢Ges normais de uso (BRASIL, 2009).
Efetividade é o que tem a habilidade de ser eficiente e eficaz a0 mesmo tempo. Efetividade consiste
em fazer o que deve ser feito, com qualidade, utilizando os recursos da melhor maneira possivel para

atingir o objetivo inicialmente proposto (TRF3, 2020). Quando s&o medidos os resultados alcancados
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pela tecnologia em relacdo aos beneficios ou mudancas geradas (ANVISA, 2020; SANO; FILHO,
2013).

Ja o custo-efetividade é entendido como um indicador econdmico da eficiéncia de uma
tecnologia em saude (CANUTO, 2010).

Segundo Canuto (2010, p. 5):

A anélise custo-efetividade (ACE) é uma forma de avaliacdo econdmica completa na qual se
examinam tanto os custos como as consequéncias (desfechos) de programas ou tratamentos
de saude. O resultado da ACE € expresso, por exemplo, em custo por ano de vida ganho.
Em suma, a ACE, é a metodologia de sintese utilizada na producdo de uma ATS, é uma
avaliagdo microecondmica, estabelecendo uma anélise comparativa de cursos alternativos de acao
tanto em termos de custos como de consequéncias: a diferenca de custos (custo incremental) €
comparada com a diferenca de consequéncias na forma de razdo entre a diferenca de custos e a
diferenca de consequéncias (CANUTO, 2010, p. 5). A ACE pressupde uma escolha entre as
intervencdes, assumindo a escassez de recursos disponiveis. Na ACE em saude, as consequéncias das
alternativas de procedimentos ou programas sob comparacéo geralmente se referem a um unico efeito
de salde de interesse (mortalidade ou morbidade, mas pode se referir a varios) que é atingido em
diferentes graus pelas op¢des comparadas e € medido em unidades naturais, como nimero de mortes
evitadas, nimero de anos de vida ganho, nimero de dias com incapacidade, nimero de partos
prematuros evitados ou nimero de fraturas evitadas, sendo os custos das alternativas medidos em
unidades monetarias (CANUTO, 2010, p. 5).

Uma importante questdo analisada na ATS e na CONITEC sdo os medicamentos e tratamentos
para as doencas raras, que tem origem genéticas e na maior parte das vezes incapacitante, que afeta a
expectativa de vida e acaba prejudicando as habilidades fisicas e mentais. No entanto, essas doencas
acabam sendo negligenciadas, tanto pelo sistema de salude, quanto pelas industrias farmacéuticas,
sendo considerado um grande problema de satde publica.

Pensando nesses aspectos e na distribuicdo de medicamentos para 0s pacientes com essas
doencas, foi criada, em 2014, a Politica Nacional de Atencéo Integral as Pessoas com Doencas Raras
no SUS. Para Bligia et al. (2021):

Esta Politica apresenta como um dos principios norteadores a incorporacao de medicamentos

voltados para as doengas raras e indicados no ambito do SUS, que devem ser resultado das
recomendac¢des formuladas por érgdos governamentais a partir do processo de avaliagdo e

aprovacdo pela CONITEC.



20

Univessidade Fede ias da Satde
de po

A aprovacao desses medicamentos para doencas raras deve seguir 0s principais processos de
selecdo de prioridades de avaliacao:
1) gravidade e prevaléncia da condicdo de salde (magnitude do problema, indicadores de
morbimortalidade e de incapacidade, carga de doenca e fatores de risco da doenga ou agravo
para o qual a tecnologia estd sendo indicada); 2) custo social da condicdo de saude; 3)
potencial dos resultados do estudo para melhorar o resultado/beneficio para a saude; 4)
potencial dos resultados do estudo para mudar os custos para o sistema de salde; 5) potencial
dos resultados do estudo para contribuir para a melhoria da qualidade da assisténcia; 6)
potencial dos resultados do estudo em reduzir os riscos para a Ciéncia e Tecnologia em
Saude; 7) custo unitario ou agregado da tecnologia frente a demanda de utilizacdo; 8)

controveérsia ou grande interesse entre os profissionais da salde; 9) exigéncia de a¢des do
Estado. (BRASIL, 2007)

A Politica Nacional de Atencdo as Pessoas com Doengas Raras norteou caminhos e metas
para que houvesse a priorizacdo de alguns protocolos clinicos e diretrizes terapéuticas (PCDT). A
partir da necessidade de acelerar a chegada dos medicamentos Orfaos criada apds essa Politica de
2014, a ANVISA, com a RDC 205/17, estipulou um procedimento para registro de medicamentos
orfaos: os medicamentos registrados por meio de critérios pré-estabelecidos, seriam priorizados tendo
0 prazo de até 365 dias para serem comercializado.

Segundo Biglia et al (2020), de julho de 2012 a junho de 2019, foram realizadas 61 avalia¢des
de incorporacdo de medicamentos para doencas raras no SUS, sendo que apenas 20 apresentaram
recomendacdo inicial pré-consulta publica positiva. Entretanto, apds consulta publica, houve uma
inversdo nestes numeros, e, desta forma, 32 passaram a ter recomendacao positiva, sendo de fato
incorporadas ao SUS.

Em outubro de 2020, o Nucleo de Avaliacdo de Tecnologias em Saude (NATS-HSL),
confeccionou um parecer técnico-cientifico (PTC), que é o documento inicial para avaliacdo de
incorporacdo de uma tecnologia em saude. Tais pareceres podem resultar em conclus@es suficientes
para indicar e embasar cientificamente a tomada de deciséo ou, de modo contrario, apenas identificar
que as evidéncias disponiveis sdo insuficientes (em termos de quantidade e/ou qualidade) e sugerir
que estudos apropriados sejam planejados e desenvolvidos.

Contudo, mesmo que o PTC relacionado a incorporagdo do Zolgensma® ao SUS tenha sido
feito em 2020, somente no dia 24 de maio de 2022, a CONITEC iniciou a avaliagdo da demanda de
incorporagdo do medicamento no SUS para o tratamento da AME. Entre os dias 22 de junho de 2022

até o dia 03 de julho de 2022, foi realizada a chamada publica n°27/2022 para cadastros de pacientes,
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familiares, tutores, cuidadores e representantes de associacdes de pacientes para que estes possam se
inscrever e trazerem suas perspectivas em relacdo a tecnologia demandada na reunido da CONITEC.
Tal chamada, tem por finalidade trazer o ponto de vista da sociedade civil no processo de Avaliacdo
de Tecnologias em Saude (ATS), pois a CONITEC considera que todos os aspectos ligados a vida
real trazem consideracGes importantes para 0 processo da avaliacdo da tecnologia.

Autores como Zenker (2009) afirmaram que poucas foram as medicacdes ja incluidas no SUS,
a principal medicacéo utilizada para doencas raras e o foco deste estudo é o Zolgensma®. Isso se deve
porque o SUS, mesmo com a criagdo Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doencas
Raras, ndo possui politicas farmacéuticas especificas para essas doencas, pois a producdo desses
medicamentos pelo SUS demanda recursos altos e escassos no sistema. Por conta dessa falta de
politicas especificas frente a esses medicamentos, 0s pacientes com doencas raras acabam tentando

acesso a este medicamento de forma judicial.

4.2 JUDICIALIZACAO DA SAUDE

Através da criacdo e do fortalecimento do Estado Moderno passou a predominar o uso da razao e,
por consequéncia, o Estado passou a adotar mecanismos legais e legitimos “para entrar na vida do
individuo, principalmente, em virtude do fundamento de que a atuacéo estatal é sempre voltada para
o atendimento do interesse comum”. Com isso, ¢ possivel compreender que por meio da criagdo do
ordenamento juridico do estado tornou-se possivel o Estado de forma legitima intervir na vida das
pessoas e coletividade e, consequentemente, o Estado se tornou o responsavel pela criacdo das normas
e sua respetiva aplicagéo, passando a ter a responsabilidade de dirimir todo tipo de conflito. Isto posto,
nota-se que foi a partir da incumbéncia assumida pelo Estado em criar as normas e aplica-las que
houve a supervalorizacgdo do Poder Judiciario e desencadeou o fomento ao fendmeno da judicializacéo
(Dantas et al, 2020).

Para Ribeiro (2014) alguns pacientes fazem uso do poder judiciario, Ministério Publico e
Defensoria Publica para garantir seus direitos ao acesso a saude. Debater sobre a judicializacdo da
salde requer uma analise referente ao acesso universal a salde e ao direito a medicamentos e
tratamento. Ja& Simdes (2055), afirma que a judicializacdo da satde no Brasil trouxe o tema do efetivo
cumprimento do direito fundamental a salide para o foco do debate nas instituicGes responsaveis pela

gestdo das politicas publicas.
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E possivel identificar cada vez mais pedidos judiciais buscando a solicitacdo de contribuices
estatais frente a tratamentos e medicamentos que ndo s&o disponibilizados pelo SUS. Verificou-se que
em 2016 as demandas judiciais na saude atingiram R$1,3 bilhdes de gastos, 90% desse valor por conta
da disponibilidade de medicamentos incluidos na lista dos mais caros do mundo. Desse modo Barroso
(2012) aponta que um dos principais fatores que motivam a alta da judicializacdo da satde no Pais,
origina-se do processo de redemocratizacdo do Estado, diante da promulgacdo da Constituicdo de
1988, fazendo-se com que o judiciario tenha se tornado nos ultimos anos, um legitimo poder politico,
atribuindo eficécia as leis e & Constitui¢do Federal.

Segundo Leivas (2012), as inovacdes constitucionais relativas a previsdo da saude como direito
fundamental social e a auséncia de uma politica publica de salde capaz de concretizar os principios
da universalidade e da integralidade contribuiram para o desenvolvimento do chamado fendmeno da
judicializacdo da saude, onde demandas ao Judiciario passaram a buscar a satisfagdo de necessidades
ndo atendidas pelo Estado, em que pese a sua atribuicéo para tanto.

O poder judiciario atua como um 6rgao julgador das demandas ajuizadas pelos cidaddos, em
que o pedido pode ser acatado ou ndo de acordo com as interpretacdes legais realizadas pelos tribunais.
Nesse sentido, importa salientar a previsdo Constitucional, trazida pelo artigo 5°, inciso XXXV
(BRASIL, 1988):

Art. 5° Todos séo iguais perante a lei, sem distingdo de qualquer natureza, garantindo-se aos
brasileiros e aos estrangeiros residentes no Pais a inviolabilidade do direito a vida, & liberdade,
a igualdade, a seguranca e a propriedade, nos termos seguintes: XXXV - a lei ndo excluira da
apreciacao do Poder Judiciario lesdo ou ameaca a direito;

Esté presente na Constituicdo Federal que os agentes envolvidos Ministério da Saude, Sistema
Unico de Saude, estados e municipios devem seguir as leis, normas e diretrizes brasileiras para o
provimento do direito ao cidad&o brasileiro. Quando falamos de usuarios portadores de doengas raras
que exigem o tratamento com medicamentos de alto custo ndo disponiveis no SUS fica claro que ao
se verem impossibilitados de obter esse direito de forma convencional, recorrem & justica para garantir
o tratamento indicado pelo médico.

Como visto anteriormente, o0 acesso ao Zolgensma® se dé através da judicializacdo do pedido.
Segundo Biglia et al, a participacdo dos medicamentos 0rfaos nos gastos em satde por via judicial ja
representa 90% do custo total, com metade dos medicamentos mais judicializados em 2016 sendo

para tratamento de doencas raras. Desta forma, nota-se que, mesmo com a existéncia de uma portaria
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voltada para o cuidado com as pessoas acometidas por doencas raras, existe um alto gasto com
aquisicdo de medicamentos para esse grupo de doengas por parte da Uniéo.

Conforme aponta Barroso (2012) algumas questfes que possuem ampla repercussao social e
politica estdo sendo decididas pelo Poder Judiciario, ao inves de serem resolvidas pelos poderes
convencionais, no caso o Poder Executivo e o Congresso Nacional. Pode-se compreender a
judicializagdo da satde como um mecanismo legal do qual o cidaddo utiliza para reivindicar ao
Estado, detentor do poder/dever de garantir o direito a salde, o acesso a um tratamento ou
medicamento especifico que ndo esta resguardado pelo SUS.

Cabe ao Judiciario assumir um papel mais politizado, de forma que nao apenas julgue o certo
e o errado conforme a lei, mas, sobretudo, examine se o poder discricionario de legislar esta
cumprindo a sua funcdo de implementar os resultados objetivados pelo Estado Social. Ou seja, ndo se
atribui ao Judiciario o poder de criar politicas publicas, mas sim a responsabilidade de garantir a
execucdo daquelas ja estabelecidas nas leis constitucionais ou ordinarias.

Sabemos que ha um gasto méaximo governamental destinado para cada &rea, também
conhecido como teto de gastos e, no caso da saude, o valor para o ano de 2022 foi de R$160,4 bilhdes
em 2022 (Federagdo das Santas Casas, 2022). Quando um orcamento é limitado, gastos extras, como
0 com judicializacdo, levam a um debate importante que todo gestor em salde faz: efetivar o direito
social constitucional do acesso universal a saide de um cidaddo, mesmo que esse demande um valor
altissimo, como no caso do portador da atrofia muscular espinhal ou usar o valor para garantir 0 acesso
a salde a uma populacao maior.

Leivas (2006) trabalha o conceito de direito prima facie com o significado de que o fato de um
principio valer para uma situacdo, ndo faz com que ele valha como resultado definitivo, ou seja, que
0s principios apresentam razdes que podem ser transpostas por outras razdes opostas. Com isso, 0
direito a saude previsto na Constitui¢do brasileira é considerado um direito prima facie, que vale como
razdo a favor da realizagdo do seu contetido normativo, que pode ser o mais amplo possivel, mas que
pode ser deslocada por principios opostos. Segundo Sarlet e Figueiredo (2008), a reserva do possivel
nao impede o poder Judiciario de “zelar pela efetivacao dos direitos sociais”, mas deve fazé-lo com
cautela e responsabilidade, considerando o problema da escassez de recursos.

Para Sarlet e Figueiredo (2008) os direitos sociais possuem uma limitacéo para que ocorra sua
efetivacdo, que esta nos recursos disponiveis pelo Estado para o cumprimento com suas obrigaces.

Para além dessa limitacdo, mesmo que o Estado tenha os recursos disponiveis, esbarra na
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possibilidade juridica do Estado de usufruir deles. Essas duas limitagdes chamamos de “reserva do
possivel”.

Tal conceito tedrico foi criado na doutrina alema e propagou-se por volta dos anos 1970, e
compreende como “aquilo que o individuo pode razoavelmente exigir da sociedade". Partindo disso,
0 texto apresenta uma dimensdo triplice da reserva do possivel: a primeira é a efetiva existéncia de
recursos para garantia dos direitos fundamentais; a segunda esta na liberdade juridica para dispor
desses recursos, quando pensado na distribuicdo de receitas, orcamentos, entre outros e, por fim, se
hé razoabilidade no que esta sendo pedido.

Um possivel solugdo para que seja viabilizado o atendimento do usuério que necessita de
medicamentos de alto custo estd na tramitacdo do projeto de Lei 179/21, onde ha a intencdo de instituir
0 Programa de Apoio as Campanhas de DoacGes para Aquisicdo de Medicamentos de Alto Custo
(PACMAC), com a finalidade de incentivar as doa¢des para compra de medicamentos de alto custo
que ainda no tenham sido incorporados ao Sistema Unico de Satde (SUS), com essa regulamentagao,
sera possivel arrecadar fundos para compra dos medicamentos. Os recursos das doacdes vao formar
um fundo que serd administrado pelo Ministério da Saude. A distribuicdo do dinheiro acontecera
atraves de projetos destinados a oferta de medicamentos de alto custo, visando atender todo o Pais
(AGENCIA CAMARA DE NOTICIAS, 2021).

E natural que um medicamento de altissimo custo e que néo seja fornecido pelo SUS, como o
Zolgensma® gere uma grande procura através da via judicial para o recebimento dele. Conforme
trazido ao longo da discussdo, o Estado € responsavel por promover politicas publicas de satide bem
como garantir que as ja existentes funcionem e garantam o acesso do usuario. Todavia, nota-se que,
embora existam inimeras dificuldades no que tange a assisténcia de portadores de doencas raras no
SUS, hd um movimento por parte dos legisladores e governantes para ampliar e qualificar tal
atendimento no SUS através da criacdo de normas regulamentadoras e politicas publicas para isso.
Garantir o funcionamento do atendimento desses pacientes reflete ndo s6 no cumprimento dos
direitos, mas também na reducdo do uso da judicializagdo como via para garantir o direito a satde

constitucionalmente previsto.
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5 CONSIDERACOES FINAIS

Considerando a limitagdo trazida por estudos clinicos de tecnologias avangadas em seu
desfecho, € natural que os magistrados questionem a eficacia do tratamento com o Zolgesma®, bem
como ndo consigam discutir sobre a analise do custo-efetividade em conformidade com o conceito
utilizado para avaliacdo de tecnologias em salde pela CONITEC em suas decisGes. Ao analisar 0s
acorddos, foi possivel verificar que os magistrados se apoiam em pareceres técnicos dos médicos que,
em sua grande maioria, sugerem o ndo fornecimento pela falta de evidéncia da eficacia do
medicamento.

Conforme trazido no decorrer do trabalho, o direito a saude é uma garantia constitucional
prevista no Art.° 196 da CF. E sabido também que, em muitos casos, a ac¢do do judiciario é
imprescindivel para resolver algumas questdes e garantias constitucionais no ambito da saude. Notase
que a judicializacdo do direito a satde ocorre quando ndo ha efetividade no cumprimento das politicas
estabelecidas pelo Estado.

E notdria a busca por melhoria no atendimento dessa populagio por meio de Politicas e
Resolucbes, embora ainda ndo sejam contemplados pelos trés principios do SUS: equidade,
universalidade e integralidade. Sendo o ultimo, o mais distante de alcancar, pois ha dificuldade de
organizar um sistema que consiga cuidar do paciente portador de uma doenca rara em sua totalidade.

O maior dilema do gestor em salde esta justamente no equilibrio entre a garantia do direito a
saude individual frente ao direito coletivo ao acesso a saude. Quando usada a via judicial para garantia
de um direito como o recebimento de um medicamento de uma doenca rara de altissimo custo como
0 Zolgensma®, esbarramos ndo apenas na questdo do direito a salde, mas também na reserva do
possivel, orcamentos e na separacdo dos poderes Executivo, Legislativo e Judicidrio além da
dificuldade de medir o desfecho esperado de uma tecnologia de altissimo custo.

Infelizmente, a resolucéo da questéo entre a garantia do direito a satde por parte do SUS e a
judicializagdo de um direito individual ndo é tdo simples quanto aparenta ser. A partir da pesquisa
realizada p6de-se identificar que, assim como a incorporacao de tecnologias envolve a sociedade civil,
cientistas e profissionais da area, a solu¢do mais adequada para resolver a questdo das doencas raras
no SUS deve incluir todos os entes interessados pelo tema.

Contudo, no final, cabe ao Estado brasileiro a tomada de decisdo relacionada a destinacéo,

aplicacdo e fiscalizagdo do dinheiro destinado ao cumprimento de politicas puablicas. Uma gestéo
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adequada e ampliacdo do orcamento, possivelmente, aumentariam a probabilidade do cumprimento

do direito a salde a uma por¢do maior da sociedade brasileira.
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