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RESUMO

A epidermdlise bolhosa é definida como uma doenga de cunho genético, hereditario,
rara e considerada uma desorganizagédo dermatologica causadora de consequéncias
importantes e impactantes na vida de quem a possui e da familia. A presente pesquisa
tem como objetivo analisar a falha na prestagéo do servigo publico de saude a pessoas
com epidermdlise bolhosa e a responsabilidade do Estado no acesso ao tratamento.
Tem-se a metodologia da pesquisa como descritiva, com abordagem qualitativa e
utilizando o método dedutivo, realizado através da analise da Constituicao Federal, de
leis e resolugdo, com levantamento bibliografico por meio de livros, publicagdes e
artigos cientificos pertinentes a tematica. Por fim, pode-se verificar que diante do
direito fundamental a saude que deve ser assegurado a todo cidaddo e um dever
absoluto do Estado em fornecé-lo, a judicializagdo de saude virou uma forma
frequente de acesso, possibilitando assim o fornecimento inclusive de tratamentos nao
registrados na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) e de
medicamentos/produtos que ndo constam na lista de dispensacao do SUS.

Palavras-chave: Epidermdlise Bolhosa; Doencas Raras; Judicializagdo em
saude.



ABSTRACT

Epidermolysis bullosa is defined as a genetic, hereditary, rare disease that is
considered a dermatological disorganization that causes important and impacting
consequences in the lives of those who have it and their families. This research aims
to analyze the failure in providing public health services to people with epidermolysis
bullosa and the State's responsibility for accessing treatment. The research
methodology is descriptive, with a qualitative approach and using the deductive
method, carried out through the analysis of the Federal Constitution, laws and
resolution, with a bibliographic survey through books, publications and scientific
articles relevant to the subject. Finally, it can be seen that given the fundamental right
to health that must be ensured to every citizen and an absolute duty of the State to
provide it, the judicialization of health has become a frequent form of access, thus
enabling the provision of even treatments not registered with the Brazilian Health
Regulatory Agency (ANVISA) and medicines/products that are not on the SUS
dispensing list.

Keywords: Epidermolysis Bullosa; Rare Diseases; Judicialization in health.
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1 INTRODUGAO

A identificagdo da Epidermdlise Bolhosa como doenga rara, ainda que um
problema, ndo € o maior enfrentado pelas pessoas, mas sim o custo do tratamento e
acesso aos protocolos clinicos oferecidos pelo SUS (Sistema Unico de Saude),
gerando um verdadeiro embate entre 0 acesso a saude universal e o potencial
orcamentario dos entes publicos.

A Politica Nacional de Atencéao Integral as Pessoas com Doengas Raras foi
instituida pelo Ministério da Saude por meio da Portaria n® 199/2014 e cita que um dos
parametros de caracterizagao da enfermidade como rara € que sao afetadas até 65
pessoas a cada 100 mil individuos (BRASIL, 2014).

Uma vez que a responsabilidade de fornecimento € do Estado, a
judicializagdo de saude virou uma forma frequente de acesso, possibilitando assim o
fornecimento inclusive de tratamentos ndo registrados na Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria (ANVISA) e de medicamentos que ndo constam na lista de
dispensagao do SUS.

Cerca de 60 mil agbes tramitam nas trés esferas de governo, conforme o
Ministério da Saude, dando origem a despesas nao incluidas na programagao
financeira que excedem a R$ 500 milhdes anuais (BRASIL, 2010).

O Estado n&o pode se utilizar da reserva do possivel para mitigar sua
obrigagdo na concretizagdo dos direitos prestacionais, dentre eles o direito social a
saude, mesmo que haja o Obice financeiro e, para isso, pode contar com a
responsabilidade solidaria dos entes federativos, com o objetivo de garantir e
preservar a dignidade da pessoa humana como bem maior.

O tema tratado se torna de importante relevancia, pois pode-se verificar
que o direito a saude é protegido constitucionalmente e como direito fundamental
carece de maior efetividade e, independente da condigao de raridade, o Estado deve
proporcionar um sistema de saude "universal e igualitario”.

Diante desse contexto, questiona-se “A responsabilidade do Estado na
prestacdo do servigo publico pode ser afastada diante do bindmio raridade da doenca
X limitagdo econémica?"

O direito fundamental a saude assegurado a todo cidaddo € um dever
absoluto, conforme preceitua a Constituicdo Federal de 1988.



O presente trabalho tem por objetivo geral analisar a falha na prestagéao do
servigo publico de saude a pessoas com epidermdlise bolhosa e a responsabilidade
do Estado no acesso ao tratamento.

Para tal compreenséo, esse estudo tem como objetivos especificos: a)
explicar em que consiste a epidermolise bolhosa e como tem sido hoje o tratamento
no servigo publico; b) analisar o sistema preventivo e interventivo de saude; c) explicar
a falha da prestacdo do servico a pessoas com a doenca rara e questdes de ordem
econdmica do Estado.

Conforme a metodologia do trabalho, trata-se de uma pesquisa descritiva,
com abordagem qualitativa e utilizando o método dedutivo, realizado através da
analise da Constituicao Federal, de leis e resolugdo, com levantamento bibliografico
por meio de livros, publicagdes e artigos cientificos pertinentes a tematica. O objetivo
da pesquisa € descritiva, pois traz analise e reflexdes sem manipular a realidade,
qualitativa, uma vez que interpreta o fenbmeno que observa e possui método dedutivo
ao analisar dados ja pré constituidos.

O primeiro capitulo trata do conceito de epidermdlise bolhosa, classificagcao
da doenga, como pode ser realizado o diagndstico e os tipos de tratamentos
disponibilizados para as pessoas que as possuem, além da dificuldade enfrentada
com relag&o ao acesso a recursos diagnosticos e terapéuticos.

O segundo capitulo mostra como € regulamentada as doencgas raras no
ambito nacional, por meio da Portaria GM/MS n° 199, de 30 de janeiro de 2014 e como
€ realizada a Linha de cuidado x itinerario terapéutico do portador da doencga. Vai
abordar também sobre o Sistema Unico de Saude, os programas desenvolvidos para
pessoas com doencgas raras € como se da o servigo de saude publico fornecido pelos
entes federativos.

Por fim, o terceiro capitulo aborda os desafios institucionais e a falta de
protecdo na atengao integral, por meio da falha na prestagao do servigo publico de
saude as pessoas com a doenca rara, diante da limitagdo or¢camentaria do Estado
devido a necessidade de recursos maiores para o tratamento. Vai mostrar a
judicializagdo em saude e os parametros firmados pelo STF apo6s decisdo do RE n°
657718.



2 EPIDERMOLISE BOLHOSA

A Epidermdlise Bolhosa é definida como uma doenga de cunho genético,
hereditario, rara e considerada uma desorganizacdo dermatolégica causadora de
consequéncias importantes e impactantes na vida de quem a possui e da familia. Os
subtipos mais graves dessa patologia possuem comprometimento cutaneo e
extracutaneo que resultam em sofrimento emocional e fisico, no qual o componente
psicologico é muito afetado, desde o momento do diagnadstico, pela alta complexidade
da doenca e impossibilidade de cura, além da dificuldade de autoaceitacdo da
imagem, das restricdes que s&o enfrentadas e do preconceito imposto.

As multiplas alteragdes da pele, estigma social e baixa expectativa de vida
desses pacientes ratificam-se como limitantes fatores da EB e afetam a qualidade de
vida. Por isso, esses individuos necessitam de acbes maiores de prevengao e de
assisténcia e que sejam efetivas, com a finalidade de minimizar os efeitos da
patologia, uma vez que como citado anteriormente, ndo ha cura para a doenga,
apenas o controle. Inicialmente, existe uma inegavel dificuldade de diagndstico,
seguida pela dificuldade de acesso ao tratamento e o mais relevante fator observado
que é a condigcdo financeira do paciente, um fator de grande importancia nesse
cenario, uma vez que o tratamento de doencas raras € de custo elevado, duradouro e
nao fornecido pelo estado que tem obrigacao de preservar e garantir a dignidade da
pessoa humana como bem maior.

No intuito de apresentar um panorama geral da doenca, abordar os
aspectos clinicos, diagnodsticos e terapéuticos da patologia, esse primeiro capitulo traz
o conceito, classificagcdo, como é realizado o diagndstico da doencga e tipos de
tratamentos disponibilizados, como também a regulamentagao das doengas raras no
ambito nacional, a auséncia de protecdo na atencdo integral dessas pessoas e a
estatistica de processos judiciais demandados contra o Estado em busca de um
tratamento de igual acesso para todos.

2.1 Definigao e classificacao da Epidermdlise Bolhosa

A Epidermodlise Bolhosa € definida como doenca de pele rara que se

apresenta sob o aspecto de bolhas em toda extensao cutaneo mucosa do corpo, como

resposta ao calor, a um trauma minimo ou a nenhuma aparente causa. Podem assim
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surgir logo depois do nascimento ou no decorrer dos primeiros anos de vida
(BRUCKNER-TUDERMAN, 2010).

A partir da combinagao dos fatores genéticos, do formato da heranga, do
envolvimento dos tipos de proteinas e aspectos clinicos, juntamente com a grau da
clivagem no qual as bolhas evoluem, tém-se como a EB pode ser classificada. Os
mais recentes estudos vém sendo desenvolvidos com a intencdo de identificar e
caracterizar de forma completa os genes contidos em cada uma das proteinas
estruturais presentes na membrana basal e epiderme que originam os tipos e subtipos
da EB (DA SILVA et al, 2003).

A subdivisao de pacientes de EBS nos subtipos chamados basal e supra
basal, além do acréscimo de um outro principal tipo de EB, a chamada Sindrome de
Kindler (considerada anteriormente como poiquilodermia fotossensivel, o chamado
quarto tipo) foram duas importantes alteracbes que foram acrescentadas no terceiro
consenso de diagnostico e classificagdo da EB congénita (BOEIRA et al, 2013).

Com relagdo ao mecanismo fisiopatolégico de sua formacéo, esse ocorre
devido ao rompimento das células basais epidérmicas que possuem fragilidade e ai
ha producdo de um espaco na epiderme que é preenchido com fluido extracelular
resultando na formagdo das bolhas. Histologicamente, o completo desprendimento
epidérmico ou de uma de suas camadas formadas por células dentriticas e
queratindcitos caracteriza a constituigdo da bolha (DA SILVA et al, 2003).

Por meio da morbidez relacionada a doenga, heranca genética e
distribuicdo anatomica das lesdes, a epidermolise bolhosa é classificada. Séo trés
principais grupos que reunem mais de 30 tipos diferentes: epidermdlise bolhosa
simples, juncional e distrofica (ANGELO et al, 2012).

Na Epidermdélise Bolhosa Simples (EBS), o aparecimento das lesées ocorre
por meio de mutagdo cromossémica que altera a queratina, causando assim
degeneragdo intensa nas células basais da epiderme. Nessa variagdo da
epidermdlise, ndo sao verificadas alteragbes dentarias, ungueais e nem s&o
originadas cicatrizes (IBIDEM).

A Epidermolise Bolhosa Simples (EBS) tem como caracteristica a formagéo
das bolhas de maneira intraepidérmica, queratinécitos em desordem e geralmente
com pouco comprometimento de érgéos distintos. O aparecimento das lesdes ocorre
e termina por desaparecer sem ser necessaria a escarificagcao e pode-se verificar que

todas as variagcdes de EBS s&o originadas pelo defeito nas proteinas intracelulares,
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que tem como fungcdo a de promover o estrutural suporte dos queratinocitos em
tecidos adjacentes e da epiderme. As formas de Koebner e Dowling-Meara séo
consideradas os subtipos de maior gravidade da EBS. A epidermolise bolhosa simples
(EBS) pode ser classificada como: leve, severa, com atrésia pildrica e com distrofia
muscular (SPRECHER, 2010).

Weber-Cockayne, a chamada epidermdlise bolhosa simples leve, é o
subtipo mais comumente encontrado. As regides mais acometidas sao as palmas das
maos e as plantas dos pés, onde normalmente as bolhas aparecem por algum
acontecimento traumatico identificavel e podem ser classificadas em leves a severas
(IBIDEM).

Na classificacdo da epidermdlise bolhosa simples severa, as bolhas
normalmente podem ser visualizadas imediatamente depois do nascimento e as areas
de maior acometimento sdo as maos, os pés e as extremidades. Erosdes e
Hiperqueratose palmoplantar sdo comumente encontradas, especialmente no subtipo
de Koebner. O subtipo Dowling-Meara (EBS-DM) é evidenciado pelas bolhas
agrupadas do tipo herpetiformes e pelo comprometimento da mucosa oral (IBIDEM).

Com relagdo a epidermodlise bolhosa com atresia pilérica, essa €
caracterizada comumente pela presenga generalizada de graves bolhas e ocorre no
nascimento quando ha a associagdo dessa condicdo com a atresia pilérica. Na
infancia, ainda que a fatalidade seja uma caracteristica tipica nessa situagao,
pacientes que sofrem as formas leves podem sobreviver. Ja na EBJ com atresia
pilérica, ha presenga generalizada de graves bolhas no nascimento e atresia
congénita do piloro, que pode acontecer em outras regides do trato gastrointestinal,
mesmo que raramente. Esta condigao esta relacionada ao risco consideravel de morte
neonatal, infantil e da presenga de anomalias do tipo congénitas no trato génito-
urinario (FINE, 2010).

Ja na epidermolise bolhosa com distrofia muscular, algumas caracteristicas
dessa condigdo envolvem a possibilidade de anormalidades dentarias, formagao
inicial de bolhas variadas e quando se torna adulto, o comprometimento pela distrofia
muscular (IBIDEM).

Na epidermdlise bolhosa juncional (EBJ), a divisdo ocorre na jungéo
dermoepidérmica, na lamina lucida da zona da membrana basal. Efeitos graves s&o

produzidos por esta variagdo como retardo do crescimento, alopécias cicatriciais,
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anemia, hiperceratose palmo plantar, sinéquias e disproteinemia, podendo levar o
paciente ao obito (DE PAULA et al, 2002).

A Epidermdlise Bolhosa Letal, caracterizada normalmente pela n&o
sobrevida apos infancia, pois os pacientes que possuem essa forma possuem grande
chance de desenvolverem sepse ou complicagdes relacionadas secundariamente ao
descolamento profundo do epitélio. Chamada de Herlitz ou letal da EB e por
apresentarem severa deficiéncia na expressao do filamento da glicoproteina que
realiza a acoplagem, a laminina 5, o paciente ja nasce com generalizadas bolhas,
além de apresentarem outras caracteristicas como erosdes em narinas, olhos, em
volta dos labios e significante tecido de granulagdo hipertrofiado (IBIDEM).

Considerada mais leve que a forma a anterior, na epidermdlise bolhosa
juncional ndo-letal quando os pacientes conseguem sobreviver durante a infancia
podem com a idade demonstrar uma melhora clinica, apesar de apresentarem bolhas
generalizadas e a forma se comportar como EBJ mitis. Aparentemente, apresentam
unhas, couro cabeludo e dentes com algumas anormalidades, porém sintomas
respiratorios e rouquiddao nao se apresentam tao presentes e importantes como na
forma Herlitz (YANCEY; HINTNER, 2010).

No subtipo chamado Epidermélise Bolhosa atrofica generalizada benigna,
os individuos tém expectativa de vida comum e existe a possibilidade de ter filhos.
Algumas caracteristicas podem ser visualizadas como bolhas presentes no
nascimento, com atividade agravada quando a temperatura € aumentada, alopécia e
atrofia nas unhas. Raramente possuem comprometimento extra cutaneo, exceto nos
dentes e esse subtipo de EBJ atrdfica benigna é considerada, de forma relativa, leve
(FINE, 2010).

Ja a Epidermdlise Bolhosa Distrofica (EBD) pode ter heranga recessiva ou
dominante. Na heranga dominante (EBDD), a clivagem é dermoepidérmica por baixo
da ldmina densa da zona da membrana basal. Algumas manifestagdes clinicas podem
ser visualizadas, como as unhas podem apresentar-se ausentes ou distroficas,
podendo surgir também o aparecimento de maculas atréficas e hipocrémicas (as
chamadas lesbes albo-papuldide), cicatrizes hipertroficas, leve comprometimento
bucal e milias (GURTLER et al, 2005).

Na herancga recessiva (EBDR), a clivagem é dermoepidérmica com defeito
na estrutura do colageno VIl e na liberagéo celular do colageno sintetizado. E a forma
grave da doenga e geralmente o paciente ndo chega a atingir a idade adulta. Essa
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forma mais grave leva ao surgimento de estenose esofageana, retardo do
crescimento, sinéquias nos pés e nas maos com inutilidades funcionais, cicatrizes
atréficas em couro cabeludo e dentes displasicos (IBIDEM).

A Epidermdlise Bolhosa Distréfica de heranga dominante (EBDD) pode ser
considerada a mais comum forma de disposi¢ao da EB distrofica. O inicio da doencga
pode ser observado com o nascimento da crianga ou com o decorrer da infancia e
apresenta generalizadas bolhas pelo corpo. Pode-se verificar que com o decorrer do
tempo e o desenvolvimento do individuo com relagao a idade, as bolhas podem evoluir
para se apresentarem de forma localizada. A caracteristica de apresentar
comprometimento oral, de forma minimamente dentaria e disposicdo acral, tem-se
uma variagdo dessa forma distrofica, a chamada Cockayne-Touraine (BOEIRA et al,
2013).

Tem-se a Epidermdlise Bolhosa distréfica de heranga recessiva (EBDR)
sendo considerada um subtipo que pode ter como leve a grave a sua apresentagéo
clinica. A EB hereditaria recessiva mitis € conhecida como uma forma localizada desse
subtipo, normalmente possui manifestacdes clinicas bem parecidas com os subtipos
hereditarios distroficos da EB e de forma comum apresenta comprometimento ungueal
e acral, porém com menor comprometimento de mucosas. As bolhas se apresentam
generalizadas em disposi¢ao acral na forma recessiva e severa de EB. Nessa forma,
os pacientes tém a possibilidade de apresentar deformidades em pés e nas méos, a
chamada pseudosindactilia, ou seja, uma deformidade em que as maos possuem
formato de luva de box, com a contragao da flexdo dos dedos e adugao do polegar.
Normalmente sao afetados também os dentes, as unhas e ha o comprometimento
interno da mucosa que pode dar origem dificuldade esofagica, estenose uretral e anal,
necrose em cornea e fimose (IBIDEM).

2.2 Manifestagdes clinicas

As manifestacgdes clinicas das doengas sdo comumente conhecidas como
sinais e sintomas. O sinal, do latim signalis, significa manifestagcdo ou indicio e é um
termo bastante utilizado para referir-se as manifestagcdes clinicas observadas por
outra pessoa, normalmente, pode ser através de um profissional da area da saude ou
por meio da observacao direta do paciente. Ja os sintomas se diferem dos sinais, pois
essa manifestagao € percebida e relatada pelo proprio paciente (PORTO, 2019).
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Algumas manifestagdes clinicas sdo comumente observadas na EB,
dependendo do seu tipo e subtipo. A alopécia € geralmente encontrada na EBS
recessiva, originada por mutagdées na queratina, os pacientes ndo sao caracterizados
pela alopécia especifica. A alopécia localizada ou difusa pode ocorrer na EBJ Herlitz,
como também existem casos documentados com parcial auséncia de sobrancelhas,
cilios, pélos pubianos e axilares. Nos individuos com deficiéncia de colageno do tipo
XVII, o nivel de comprometimento capilar varia significativamente, devido a pele
desgastada e a auséncia de foliculos pilosos esta alopécia foi comumente relatada
como atrofica. Em pacientes com EBD, nas regides que s&o verificadas o crescimento
de bolhas e traumas por fricgdo, a alopecia gradual pode ser encontrada. Ja na
Sindrome de Kindler, a alopécia n&o tem sido associada. (TOSTI et al, 2010).

Os problemas oculares sdo mais comumente encontrados em pacientes
que possuem EBDR e EBJ. Sao caracterizados por recorrentes erosdes ou bolhas e
caso nao sejam tratadas, terminam ocasionando perda visual ou cicatrizes. Podem
ocorrer na infancia e em ambas as variagdes de EB (BOEIRA et al, 2013).

Nos pacientes com EB, o trato gastrointestinal € bastante acometido,
exceto o pancreas, vesicula biliar e figado, qualquer parte do trato gastrointestinal
pode sofrer um dano e os que possuem a EBDR sao os que sofrem essas lesdes de
forma mais consideravel. Tem-se a estenose de esd6fago como a mais grave
complicagéo, que pode assim comprometer a ingestdo de nutrientes. Uma acentuada
deficiéncia no crescimento pode acontecer pela ma absorgcio dos nutrientes, de forma
moderada podendo chegar até a forma severa e se da pelo desnudamento do intestino
delgado (IBIDEM).

Com relagéo ao trato geniturinario, os portadores de EB sdo comumente
acometidos por glomerulonefrite estreptocécica, hidronefrose, amiloidose ou doenca
do IgA mesangial, o que podem levar a uma faléncia renal crénica. Sdo mais comuns
em pacientes que possuem a EBDR e levam a morte de em média 12% destes
pacientes (IBIDEM).

Os portadores de EB podem ter a via aérea ocluida parcialmente ou
totalmente como complicagdo otorrinolaringologica (ouvidos, garganta e nariz.)
relevante e normalmente ocorre pela estenose proximo ou ao nivel das cordas vocais.
Quando ocorre o progresso deste tipo de acometimento, os pacientes podem ser
levados a morte (IBIDEM).
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O sistema musculo-esquelético € acometido pelo aparecimento
progressivo e pela contratura dos pés e das maos (“mitten deformities”), sendo
considerado como o principal comprometimento musculo-esquelético e pode ser
observado seu desenvolvimento ja no primeiro ano de vida. Muitas vezes s&o
necessarias diversas e repetidas intervengdes cirurgicas com a intengdo de melhorar
e manter a fungao dos pés e das maos. A osteopenia e a osteoporose sao facilmente
encontradas em pacientes com EBDR (FINE et al, 2005).

Pacientes com EBDR possuem a cardiomiopatia dilatada como uma
incomum, porém eventual fatal complicacéo, especialmente naqueles que a possuem
de forma associada a faléncia renal (IDEM, 2010).

Ja manifestacdes dentarias podem ser encontradas em pacientes com EBJ
e EBDR e podem ser verificados que sao afetados os tecidos presentes na mucosa
oral. Tem-se a hipoplasia do esmalte, o que permite que as caries estejam presentes
de forma excessiva, levando até a perda de toda arcada dentaria que tornou-se um
aspecto patognomonica frequente em qualquer tipo de EBJ. Ja a jungao da lingua
com o assoalho da boca (anquiloglossia) e a redugéo da cavidade bucal (microstomia)
sdo complicagcbes comumente visualizadas na EBDR. Nas situagbes em questao,
para aumentar a fungédo e melhorar a captagéo dos nutrientes, a agressiva intervengao
dentaria se faz necessaria (IBIDEM).

Outra manifestag&o clinica importante € a anemia, na qual os pacientes
com EB em geral podem possuir de forma severa e relacionada a diversos fatores,
acometendo tanto adultos como em criangas, especialmente os que apresentam a
condigdo generalizada de EBDR e EBJ. Ao suplementar com ferro e por meio de
transfusdes sanguineas, a anemia, de modo parcial, pode ser melhorada (ANGELO
et al, 2012).

O retardo na puberdade € comumente verificado em pacientes que
possuem as formas graves de EB, o que afeta a autoestima dos acometidos de forma
negativa (IBIDEM).

De forma Cicatrizagdo de feridas. Diversos fatores estdo relacionados ao
comprometimento do processo cicatricial, como a existéncia de bactérias, andxia
verificada nos tecidos, déficit das condigdes nutricionais, corpos estranhos
visualizados e o préprio envelhecimento. Devido ao déficit da glicoproteina chamada

laminina 5 (intimamente envolvida na migragdo e adesdo dos queratindcitos), os
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pacientes com EBJ Herlitz possuem uma cicatrizagdo mais lenta (FLEMING et al,
2009).

O fato dos pacientes possuirem extensas areas desnudas de pele
corrobora para a penetracdo bacteriana, devido a perda da barreira presente no
estrato corneo e assim, a umidade e o acumulo da linfa na superficie elevam a
proliferagdo dessas bactérias. Geralmente o Strepfococcus pyogenes e
Staphylococus aureus sdao os chamados agentes causadores, porém infeccdes
causadas pelas bactérias do tipo gram-negativas podem também ser verificadas.
Esses pacientes possuem alta susceptibilidade em progredir para a sepse e com
maior chance de morte verificada na primeira infancia. Tem-se como principal
estratégia a de prevenir as infecgdes e, com a presenga dessas extensas areas
desnudas ou com crostas, um cuidado maior deve ser realizado, redobrando a
atengdo com o aparecimento de lesdes. Isso inclui o uso regular de terapia com
coberturas especiais para preservar a area coberta, utilizagao tépica de antibiodticos e
hidromassagem (BOEIRA et al, 2013).

Pacientes com EB que possuem areas crbnicas de lesbes, frequentemente
sdo acometidos pelo Carcinoma escamocelular (CEC), os chamados tumores
cutaneos. CEC é comumente encontrado em pacientes com EBD, ocorrendo em sitios
primarios multiplos, sem predilecédo por regides fotoexpostas e com aumento drastico
de sua incidéncia nas segunda e terceira décadas de vida. Muitas vezes, ainda que
realizada uma agressiva excisdo cirurgica, a recidiva dessas lesdes pode ser
verificada (ORTIZ-URDA et al, 2005).

2.3 Diagnéstico

Inicialmente, cabe salientar que por meio de achados laboratoriais e
clinicos pode ser baseado o diagnostico de EB e como a doenga se torna variada
conforme o tipo apresentado, na infancia, ao apresentar bolhas que se formam apds
minimos traumas, clinicamente se deve suspeitar que individuo apresente a EB.
Porém, a certeza do diagndstico devera ser feita por meio de exame de
imunofluorescéncia, bidpsia cutdanea ou pelo considerado padrdo ouro que € a
microscopia eletrénica. E relevante observar o histérico familiar e se existe
consanguinidade entre os pais. No Brasil, nem todas as cidades possuem a

possibilidade de realizagao da diferenciagao genética e por isso em maior parte dos
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casos é realizada a analise ultra-estrutural e imunoldgica para se descobrir o subtipo
(OLIVEIRA et al, 2010).

A possibilidade de subclassificar a doenga tanto traz subsidios para a
conduta a ser realizada e com relagdo ao aconselhamento genético, como também
para determinar o risco para desenvolver neoplasia, comprometimento de mucosas e
da morte prematura (HERNANDEZ-MARTIN; TORRELO, 2010).

Conforme acima relatado, para diagnosticar EB, o padrdo ouro é a
chamada microscopia eletronica (ME), mas esta ainda apresenta ocasionalmente
limitagbes para realizagdo, como a de fixar ou manejar de forma inadequada a
amostra, o que resulta em erro de diagndstico. Para diminuir e superar as limitagdes,
pode-se realizar concomitantemente o0 mapeamento por meio de sec¢des congeladas
da membrana basal, isso através da imunofluorescéncia e esse mapeamento deve
ser realizado com uma diversidade de anticorpos, com inclus&o do colageno V, Vll e
XVII, laminina 1 e 5, a6B4 integrina, antigeno do penfigdide bolhoso e plectina. Por
utilizar com limitagdo um numero de anticorpos, uma util e importante alternativa
utilizada se da através da analise imuno-histoquimica, uma vez que nao se tem como
rotina no diagnodstico o método do exame com ME, por ser relativamente considerado
caro. Dessa forma, tem-se a confirmacdo do diagnéstico de EB por meio do
mapeamento antigénico, da imunofluorescéncia, microscopia eletrbnica e dos
antigenos monoclonais especificos (CEPEDA-VALDEZ et al, 2010).

A dificuldade enfrentada para ter o diagndstico da doenga resulta na
demora do acompanhamento clinico deste paciente e do inicio de um tratamento, o
que causa maior sofrimento. Uma vez diagnosticada precocemente, os pacientes
podem ter um acompanhamento adequado, as dores podem ser minimizadas, uma
vida relativamente normal onde podem participar das atividades diarias com menores
restricoes e ainda sio evitados desfechos desfavoraveis, como a infecgédo que pode

evoluir para obito.

24 Formas de tratamento

Nao ha uma especifica terapia para ser utilizada no tratamento de forma
nenhuma de EB hereditaria, mas o principal cuidado que deve ser realizado,
especialmente no subtipo de EBJ Herlitz que € um subtipo conhecido pelas

complicagbes extracutdneas desenvolvidas (nutricional, cirdrgica, psicologica,
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dentaria e médica) deve ser a prevengao do aparecimento de bolhas, com a intengéo
de evitar posterior infeccdo, o que é o mais preocupante e o acompanhamento
frequente do paciente, pelo menos a cada 6 (seis) meses, que termina nao
acontecendo, pois os pacientes se tornam relutantes a essa exposigao. O tratamento
das feridas ndo segue um protocolo unico, mas a Academia Americana de
Dermatologia publicou um consenso recomendando as propriedades ideais que as
coberturas especiais devem possuir para serem utilizadas nas varias fases de
cicatrizac&o das feridas como protetoras, atraumaticas, antibacterianas e que auxiliem
os pacientes nos sintomas das dores e coceiras. S40 essas coberturas especiais que
devem ser utilizadas ao envolver totalmente os dedos durante a noite e assim impedir
as deformidades das maos. Com relag&o ao suporte nutricional, esse possui um papel
importante na prevengao e cicatrizagdo das feridas e, devido a dificuldade de manter
um bom estado nutricional, alguns pacientes precisam de tubo de gastrostomia para
se alimentar, além de suplementacdo de ferro e muitas vezes necessitam de
transfusdo de sangue. Quando ocorre o aparecimento de infec¢des, ha uso de
antibidticos sistémicos ou topicos por um curto periodo, para evitar sensibilizacao e
resisténcia bacteriana e, comumente esses pacientes fazem uso de analgésicos para
controlar a intensa dor diaria. A deficiéncia visual e cicatrizes permanentes devem ser
evitadas assim que verificados sintomas e sinais sugestivos de atividade precoce da
doenga na cornea e 0s pacientes que possuem estenose esofagica devem realizar a
dilatagcdo na tentativa de preservar uma adequada ingestao de nutrientes pela via oral.
Outros cuidados devem ser realizados na tentativa de prevenir precocemente a
osteopenia, também a osteoporose e, quando houver o aparecimento precoce de CEC
deve ser realizada a ampla excisao cirurgica e o paciente deve ser acompanhado para
evitar recorréncia (BOEIRA et al, 2013).

Para melhorar a qualidade de vida dos pacientes € importante descobrir
qual envolvimento molecular se tem em qualquer subtipo da doenga e assim os
protocolos terapéuticos podem ser desenvolvidos conforme a necessidade e visando
um tratamento futuro de melhor exceléncia. Algumas recentes estratégias de recursos
terapéuticos tém surgido como a infusdo de proteina recombinante da EBDR, os
transplantes de células tronco da medula 0ssea e a terapia génica (MAVILIO et al,
2005).

Vale salientar que a melhoria da qualidade de vida pelas medidas
terapéuticas termina sendo invalidadas pelo tipo de tratamento disponibilizado pelo
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Estado que muitas vezes nao € o adequado e nem eficaz para a necessidade atual
do paciente, além do que muitas vezes o tratamento é oferecido por um curto periodo
0 que nao acarreta evolugdo no quadro geral de saude do paciente. Um grande
problema enfrentado € na aquisicdo de coberturas especiais para o tratamento das
lesdes, pois sdo produtos de elevado custo e que normalmente sao utilizados por
longos periodos ou até mesmo durante toda a vida, familia muitas vezes n&o possui
condicdo para adquirir e o Estado ndo os fornece de forma opcional, havendo a
necessidade de busca da tutela jurisdicional. Existe também a grande a dificuldade
em obter acesso a um recurso terapéutico mais moderno que traga maiores beneficios
e esperanga de vida como a utilizagdo de células-tronco em desenvolvimento e da
terapia génica que ndo estdo disponiveis atualmente no pais para o tratamento.
Concomitantemente a isto, impedir a evolugéo de complicacdes e problemas clinicos,
realizar medidas locais de suporte para os pacientes e disponibilizar uma equipe
multiprofissional para acompanhamento sdo medidas que minimizam o peso da falta
de assisténcia integral, ajudando no controle dessa doenga tao limitante e excludente
de uma rotina de convivio dos pacientes de EB. Tudo isso torna-se também estratégia
de tratamento para impedir a existéncia de disturbios psicolégicos frequentes que
estdo intimamente relacionados a escala de gravidade do quadro clinico dos
pacientes, os quais aceleram e agravam o progresso da doenca.
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3 REGULAMENTAGAO DAS DOENGAS RARAS NO AMBITO NACIONAL

3.1 Direito a saude e sua protecao constitucional pelos entes federados

E importante colocar o Direito & Salde em evidéncia como aquele
amparado ndo somente pela criagao de politicas sociais pelo Estado, mas também o
que esta associado ao principio da dignidade da pessoa humana, previsto no artigo
1°, lll da Constituicdo Federal que é vinculado diretamente ao idealismo de uma vida
digna, como bem juridico protegido e garantido pelo ordenamento juridico. E essencial
para que se tenha uma vida digna que o direito do individuo seja resguardado e isso
inclui o fornecimento de uma saude de qualidade. A Constituicdo Federal possui um
capitulo especifico que trata sobre saude e medidas preventivas que devem ser
implementadas pelos entes federados, assim denominado de “Ordem Social”
(BRASIL, 2019).

Pode ser observado no texto constitucional do artigo 196 que cita que a
saude é direito de todos e dever do Estado e isso pode ser garantido por meio de
politicas econdmicas e sociais para reduzir o risco de doengas, agravos e garantir o
acesso igualitario e universal. Esse artigo tem como objetivo ndo s6 resguardar o
direito coletivo (observados pelos termos igualitario e universal), como também o
direito individual ao citar a importancia da protecao dos individuos que buscam o pleno
acesso ao direito essencial e subjetivo. Ainda de acordo o artigo, com relagdo ao
desenvolvimento de politicas publicas pelos Entes federados, esse se torna uma
norma com eficacia programatica, uma vez que necessita de atuagao prestacional e
vinculada do Estado, pois esse deve oferecer adequados meios para que as
necessidades individuais e coletivas dos individuos sejam obtidas, ou seja, sua
atuagado integrada com seus oOrgaos diversos permite uma melhor fungdo a ser
desempenhada pelo Sistema Unico de Saude em todas as esferas da federacao
(LENZA, 2019).

Conforme citado anteriormente, para que o alcance da saude publica,
integral, universal e gratuita no Brasil fosse ampliado, o SUS (Sistema Unico de
Saude) foi criado como um o6rgao de atuagédo descentralizada, podendo realizar
procedimentos de natureza qualquer em todos os entes da federacdo, dentre eles a
Unido, Estado, Distrito Federal e Municipios, de acordo com o artigo 198 da
Constituicao Federal (IBIDEM).
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E regulamentado pela Lei 8.080/90 e tem previsto em seu artigo 15 as
responsabilidades diversas que podem ser desenvolvidas pelo Poder Publico como

as seguintes:

Art. 15. A Uniado, os Estados, o Distrito Federal e os Municipios exercerao,
em seu ambito administrativo, as seguintes atribuigbes: | — definigdo das
instancias e mecanismos de controle, avaliacdo e de fiscalizagdo das agbes
e servicos de saude; Il — administragdo dos recursos orgamentarios e
financeiros destinados, em cada ano, a saude; Il — acompanhamento,
avaliagédo e divulgacdo do nivel de saude da populagdo e das condi¢des
ambientais; IV — organizagédo e coordenagéo do sistema de informagéo de
saude; V — elaboragao de normas técnicas e estabelecimento de padrbes de
qualidade e parametros de custos que caracterizam a assisténcia a saude;
(...) (BRASIL, 1990).

Para que ocorra um bom funcionamento do SUS é importante que haja
coordenacdo e organizagdo entre os entes federados, uma vez que entes como
Estado e Municipio possuem maior familiaridade com as necessidades encontradas
na populacdo do local, permitindo assim que os atendimentos assistenciais e
procedimentos terapéuticos sejam direcionados de forma universal e igualitaria a
todas as pessoas (BRASIL, 2019).

A participacdo da comunidade, reconhecida como diretriz do SUS, impde a
manutencao e criagao de distintas instituicdes de participagdo em saude no Brasil e
sdo consideradas uma forma democratica de fazer parte. Fixadas pela Lei
8.142/19904, as mais preponderantes sdo as conferéncias e conselhos de saude.
Para que sejam propostas as diretrizes de formulagdo das politicas publicas e para
que sejam avaliadas a real situagdo da saude, a cada quatro anos a conferéncia de
saude se reune, contando com a presenga de representantes de varios segmentos
sociais. Dessa forma, essas diretrizes s&o consideradas de fundamental importancia
para a elaboracdo das politicas publicas de saude, normas juridicas e, por
consequéncia, maior efetivacdo do direito a saude. Ja os conselhos de saude s&o
orgaos colegiais compostos por prestadores de servigo, representantes do governo,
usuarios e profissionais de saude. Funcionam em carater deliberativo, permanente e
atuam no controle do desempenho da politica de saude e formulagao de estratégias
na correspondente instancia, inclusive atuando nos aspectos financeiros e
econdmicos (AITH, 2014).

Dessa maneira, pode-se verificar que além do Estado possuir o dever de
assegurar de forma efetiva o direito a saude, os demais entes federados tem
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responsabilidade solidaria, ou seja, sdo igualmente responsaveis nas obrigacdes e
bom funcionamento do Sistema Unico de Saude (SUS), pois o dever de prestar
assisténcia a saude é compartilhado entre a Unido, os Estados-membros e
Municipios, e que a divisdo de fungdes entre os entes federados por normas
infraconstitucionais n&do omite essa responsabilidade solidaria exigida de forma
constitucional, ratificando que as pessoas com Epidermélise Bolhosa e outras
doencas raras nao podem ser impedidas do direito de acesso a medicamentos,
tratamentos e outras necessidades indispensaveis devido a divisdo de tarefas entre a
organizacéo do Sistema Unico de Saude e os entes governamentais.

3.2  Portaria GM/MS n° 199, de 30 de janeiro de 2014

A politica dessa portaria tem abrangéncia transversal na Rede de Atencéo
a Saude (RAS) e tem como objetivo contribuir para a redu¢do da morbimortalidade e
das manifestagdes secundarias, reduzir a mortalidade e a melhoria da qualidade de
vida das pessoas, por meio de agdes de prevencao, promogao, tratamento oportuno,
deteccédo precoce, cuidados paliativos e redugao de incapacidade (BRASIL, 2014).

Na Politica Nacional de Atencédo aos Portadores de Doencas Raras estao
elencados os principios da universalidade e da integralidade que devem ser seguidos
e fica clara nesta politica a obrigagdo de atencao especial a saude desse grupo de
pessoas com doengas raras, como a Epidermodlise Bolhosa, sem que haja qualquer
tipo de discriminagcédo e que sejam utilizados os melhores conhecimentos cientificos
comprovados por evidéncias para atingir os importantes objetivos que estao dispostos
nesta norma (IBIDEM).

Essa politica tem como objetivos e finalidades garantir que as pessoas
tenham acesso aos meios terapéuticos e diagndsticos disponiveis e que a atengéo
seja qualificada de acordo com suas necessidades. Esses objetivos citados
anteriormente estdo em conformidade com os principios que podem ser observados
no artigo 196 da CF/88 e da Lei 8.080/90, pois tratam de equidade, integralidade e
universalidade da atengdo (SOUSA; SA, 2015).

Para que sejam criadas estratégias, técnicas, instrumentos e planos é sine
qua non que ocorra alguma situagéo problema, atendimento de demanda ou corregéo
de panorama como, por exemplo: Estado ineficiente para responder as necessidades
e particularidades dos pacientes com doencgas raras; politicas especificas ausentes;
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dificuldade e porosidade no acesso aos servigos de saude; bindbmio referéncia/contra
referéncia vulneravel; deficiéncia de acesso aos servigos em todos os lugares, uma
vez que a maior concentracdo de servigos especializados encontra-se nas capitais;
auséncias de unidades de saude e centros de maiores dimensdes especificos;
caréncia de profissionais especializados; dificuldade na dispensagdao de
medicamentos especificos; descontinuidade no processo de acompanhamento dos
pacientes com doencas, além de outras diversas e adversas situacdes (IBIDEM).

Dessa maneira, por meio dessa portaria sdo definidas algumas estratégias
como no artigo 7° e seus incisos que cita a necessidade de educagao permanente de
profissionais, promocdo de acdes intersetoriais e instauracdo de parcerias,
organizacdo das acbes e dos servigos, provimento de ag¢des que visem a
habilitagao/reabilitagdo como também de medidas assistivas para casos que sejam
necessarios, diversificacdo das estratégias de cuidados e desenvolvimento de
atividades no territorio com o objetivo de favorecer inclusao social para melhor exercer
a cidadania e promover a autonomia (BRASIL, 2014).

Com relacao ao papel politico desenvolvido, esse pode ser observado nos
incisos do artigo 6° e por meio dos principios seguintes é constituida a Politica
Nacional de Atencéo Integral as Pessoas com Doengas Raras como a atengao
humanizada e centrada nas necessidades, promog¢ao do respeito as diferengas e
aceitacdo de pessoas com doengas raras, enfrentamento de preconceitos e estigmas,
acessibilidade. Pode-se verificar também a presenca desse papel no artigo 7° com a
promogdo de autonomia e exercicio da cidadania, no artigo 8° com o estimulo a
participagdo e controle social e no artigo 10° com a implantar a humanizagéo e o
colhimento através das Politicas Nacionais de Humanizagéo (SOUSA; SA, 2015).

Ja o papel econbmico pode ser verificado nos artigo 22 com a
disponibilizacdo pré-fixada por equipe Servicos de Atencao Especializada em
Doengas Raras de incentivo financeiro de custeio mensal e no artigo 23 com a
disponibilizagao preé-fixada por equipe Servigos de Referéncia em Doengas Raras de
incentivo financeiro de custeio mensal. Ainda se referindo ao papel econémico, tem o
artigo 24 com a possibilidade de incentivo financeiro para custeio de procedimentos,
o artigo 26 com a eventual complementagao de recursos financeiros, o artigo 29 cita
que o Sistema Nacional de Auditoria (SNA) fara o monitoramento dos recurso que
foram transferidos e se estdo em conformidade. Os incisos | e Il do artigo 30 citam um

recorte disciplinar: de um lado com relacéo a devolucéo dos recursos financeiros que
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ndo foram executados de acordo com a Portaria, de forma imediata e a necessidade
de cumprimento de regramento, dando énfase a observancia de pactuagdes (BRASIL,
2014).

A construgdo da Politica contou com uma produgdo plural, ou seja,
participagdo de uma pluralidade de atores sociais e com varios momentos de
pactuacgao e negociagdo intergovernamental como: constituicdo dos procedimento e
linhas de cuidado para inclusdo no rol do SUS; no Ambito do SUS, normas de
Habilitacdo de Centros de Referéncia em Doencas Raras e de Servigos de Atencao
Especializada, definidos nos cenarios das pactuagdes e negociagdes do Conselho
Nacional de Secretarios de Saude (CONASS), do Conselho Nacional de Secretarias
Municipais de Saude (CONASEMS) e do Grupo de Trabalho de Atengao da Comissao
Intergestores Tripartite (CIT/ MS); colaboragéo aos textos normativos, proveniente da
Consulta Pablica n° 7, de 10 de abril de 2013 (SOUSA; SA, 2015).

Vale salientar que existem Politicas Concorrentes vinculadas a Politica
Nacional de Atencgao Integral as Pessoas com Doencgas Raras e a Politica de Protegao
Social. Sdo elas: Politica Nacional de Atencado Integral em Genética (Portaria n°
81/GM/MS); Politica Nacional de Atencdo as Urgéncias e Rede de Atengado as
Urgéncias (Portaria n° 1.600/GM/MS); Rede de Atencdo Psicossocial (Portaria n°®
3.088/GM/MS); Rede de Atencdo a Saude das Pessoas com Doengas Crbénicas no
ambito do SUS (Portaria n® 252/GM/MS); Politica Nacional de Regulagdo do SUS
(Portaria n° 1.599/GM/MS); Rede Cegonha (Portaria n°® 1.459/GM/MS); Politica
Nacional de Atenc&do Basica (Portaria n° 2.488/GM/MS); Politica Nacional de
Humanizagdo e Rede de Cuidados a Pessoa com Deficiéncia no ambito do SUS
(Portaria n°® 793/GM/MS) (IBIDEM).

Os incisos do artigo 6° trazem os referenciais valorativos e éticos que a
Politica das Doengas Raras preconiza. S&o esses: atencdo humanizada; o
reconhecimento da doengca como rara e necessidades que sao inerentes a propria
doenga; respeito as desigualdades existentes, combate aos preconceitos e estigmas
(IBIDEM).

Dessa forma, os parametros que nortearam a nova Politica foram definidos
nos momentos deliberativos da sua criagdo e assim tornaram viaveis a incorporagao
dos procedimentos e linhas de cuidados no rol dos servigos oferecidos pelo SUS. E
tudo isso por meio da criagdo dessa Portaria GM/MS n°® 199, de 30 de janeiro de 2014,
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e posteriormente criagdo da Portaria n°® 981 que gerou alteragdo, acréscimo revogagao
de dispositivos da Portaria n® 199 (IBIDEM).

3.3 Linha de cuidado x Itinerario terapéutico

O trajeto percorrido por um paciente em busca de cuidados em saude pode
ser visualizado por meio de um itinerario terapéutico que € uma abordagem que tem
como centro o usuario do servico de saude e permite a possibilidade de melhores
praticas de atendimento de acordo com a realidade. Ao se estabelecer um itinerario
terapéutico, torna-se possivel colocar em confronto as disparidades visualizadas entre
a real oferta de servicos e 0 que deveria ser oferecido por estar contido em
documentos legais, incluindo suas especificidades e caracteristicas, visto que o
escolhido pelo individuo se da baseado neste contexto, de acordo com a realidade e
decorrer da necessidade do processo de adoecimento e das condi¢gdes existentes de
saude (BARBOSA; SA, 2016).

Para Cabral (2011, p. 4434) , “os diversos enfoques possiveis na
observacédo de itinerarios terapéuticos podem subsidiar processos de organizagéo
de servicos de saude e gestdo, na construgdo de praticas assistenciais
compreensivas e contextualmente integradas”. Dessa forma, isso expressa que a
compreensao e analise das interagdes do sistema com os usuarios dos servigos de
saude poderiam promover maior articulacdo do suporte de atencao de servigos de
referéncia e contra referéncia.

Tem-se entdo as linhas de cuidado como sendo o que € estabelecido pelos
servigos, por meio de acgdes de gestdo, de promogado de modelos de praticas em
saude e articulacdo dos recursos. Consequentemente, as acgdes de terapia e
diagndstico sdo orientadas por guia de pratica, diretrizes clinicas e protocolos
assistenciais que objetivam coordenar o cuidado, recursos e profissionais, evitando
assim que a atencdo dada se dé por meio de respostas fracionadas, o que possibilita
um cuidado integral (BARBOSA; SA, 2016).

De acordo com o fluxo de atengao do usuario, processos dinamicos devem
ser criados por meio da organizagao da assisténcia e seguindo uma linha de cuidados
com a producdo de saude de maneira sistémica. De forma ampla, a assisténcia ao
usuario deve ser pautada de acordo com suas necessidades. Com relacdo a atencao
especializada em doencgas raras, devem ser oferecidos Servicos de Atencgao
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Especializada e Servigos de Referéncia em Doengas Raras como principais partes
estruturantes que complementam a Rede de Atenc&o a Saude (BRASIL, 2014).

Vale salientar que a atengao dada aos pacientes com doengas raras e seus
familiares deve garantir: acesso ao cuidado e a informagdo; acesso a recursos
terapéuticos e diagndsticos; que a atencéo seja estruturada de maneira coordenada
e integrada em todos os seus niveis, desde o inicio com a prevengdo, passando pelo
acolhimento, com posterior diagnostico e necessidade de tratamento (de acordo com
diretrizes terapéuticas e protocolos clinicos), com suporte até resolugao, continuidade
e reabilitagdo; aconselhamento genético quando houver necessidade (IBIDEM).

Os Servicos de Atencao Especializada e Servicos de Referéncia em
Doencgas Raras serdo partes integrantes da Rede de Atengédo a Saude, presentes na
Politica Nacional de Atencéo Integral as Pessoas com Doengas Raras no SUS e tem
por obrigacao disponibilizar uma assisténcia integral e especializada, prestada por
equipe interdisciplinar e multidisciplinar. Essas se tornardo responsaveis pelas agcoes
diagnosticas, preventivas e terapéuticas oferecidas aos familiares e as pessoas com
doengas raras ou com risco para desenvolvé-las, conforme as bases assistenciais,
porém o primeiro sendo composto por Doengas Raras de origem genética: |: 1 -
Anomalias de Manifestacdo Tardia ou Congénitas, I: 2 - Deficiéncia Intelectual e I: 3 -
Erros Inatos do Metabolismo, e o segundo sendo composto por Doengas Raras de
origem nao genéticas: Il: 1- Infecciosas, II: 2- Inflamatorias, II: 3- Autoimunes, e Il: 4-
Outras Doencgas Raras ndo Genéticas (IBIDEM).
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4 DESAFIOS INSTITUCIONAIS E JURIDICOS PARA EFETIVAGAO DA
INTEGRALIDADE E UNIVERSALIDADE NO SISTEMA PUBLICO DE SAUDE

Por meio da Lei 12.401/2011 foi criada a Comissdo Nacional de
Incorporagao de Tecnologias no Sistema Unico de Saude (CONITEC) que é um érgéo
colegiado e de carater permanente que faz parte da estrutura de regimento do
Ministério da Saude e tem como objetivo o de assegurar a possibilidade e a
transparéncia da participacdo da populacdo civil nos processos de incorporagao,
alteragao ou exclusdo de novas tecnologias no SUS, definindo também prazos para
esse analise e decisdo além da alteracdo ou constituicdo dos protocolos clinicos e
diretrizes terapéuticas (PCDT) do Ministério da Saude. Sua criagdo trouxe muita
expectativa associada a sua colaboracédo para a melhoria do SUS e para diminuigao
da judicializagéo das politicas de saude no Brasil (BRASIL, 2011).

Porém, a integralidade da atencéo e a universalidade da cobertura dada
ainda possuem muitas lacunas que precisam ser preenchidas e sempre havera
alguma excegao para se exigir dos poderes legislativo, executivo e judiciario, com uma
providéncia também de excegdo, com objetivo de garantir o direito a saude das
pessoas portadoras de doencgas raras que nao se inserem nos protocolos estatais.

Dessa forma, a maneira como sao tratados os portadores de doencgas raras
€ um indicador para mostrar como € grande o desafio enfrentado para efetivagéo
desses principios da integralidade e universalidade. O alto custo dos servigos e
produtos de saude necessarios aos portadores de doencgas raras, quando disponiveis,
como também a baixa prevaléncia dessas doencas pde em xeque as nogdes de
atendimento universal e integralidade Essa realidade € um misto da incapacidade do
Estado em suprir as demandas com o direito reconhecido do individuo, o que terminou
gerando uma explosdo das agdes judiciais buscando medicamentos e servicos de
saude. De acordo com o Conselho Nacional de Justica, existem atualmente em média
240 mil agdes judiciais requerendo o direito a saude no Brasil (AITH ef al., 2014).

Tem-se assim, para os individuos que apresentem necessidades
diferenciadas, a judicializagdo em saude como uma das principais vias de acesso aos
produtos e servicos que ndo estio incorporados ao Sistema Unico de Satude, mas que
sdo de extrema importancia para protecdo da saude e da vida, mesmo quando nao
estdo incluidos nos protocolos e diretrizes terapéuticos do Estado (PCDT) (IBIDEM).
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O exercicio e a necessidade de tornar publica a doencga rara tem a intencao
de ampliar a visibilidade, a existéncia e convocar ndo somente as pessoas que
compartilham da doenca diretamente, mas trazer a responsabilidade para as esferas
publicas (executivo, legislativo e judiciario) com objetivo de garantir o direito a saude.
Dai surgiram slogans e expressées como para o Dia Mundial das Doengas raras de
2017: #somostodosraros, “Nao escolhemos ter uma Doenca Rara” e “Juntos somos
mais fortes” para expressar a necessidade de se agir em conjunto, com suportes
diversos como o de associagbes empenhadas em prol de atingir um objetivo comum,
o de garantir o direito e agil acesso aos medicamentos, beneficios sociais, agbes de
reabilitagdo, tecnologias de suporte a vida e tratamento continuo (MOREIRA, 2018).

No cenario das doengas raras, pode-se observar que existem interagcoes
mistas que buscam lutar pelo reconhecimento, reabilitacdo e acesso a saude, direitos
humanos e sociais, porém envolvendo complexas interagbes, com motivacdes e
interesses distintos. Fazem parte dessa interagao mista as pessoas que vivem com a
doenca rara e as pessoas que se vinculam as pessoas com doencgas raras, devido a
experiéncia com elas, interesses de ordens diversas como solidariedade e simpatia a
causa, as que tém interesses profissionais, familiares e econémicos. Como exemplo
tem-se as industrias farmacéuticas e representantes com vinculagdes econdmicas
como interessados; profissionais de educagédo, saude, justica e também associagdes
de pessoas com doengas raras (IBIDEM).

Dessa forma, pode-se ratificar que no Brasil a judicializagdo das politicas
publicas € uma crescente e estdo relacionadas as insatisfacdes da populagédo com
relagdo a eficiéncia do direito fundamental a saude, com o poder Judiciario sendo
constantemente invocado para efetivagao desses direitos, principalmente os sociais.
O direito a saude tem como nucleo ndo a imposi¢cao da reducdo ou auséncia da
doenga, mas em no a&mbito qualitativo, promovendo bem-estar com a possibilidade de
minimas prestagcdes para que haja fruigdo do direito de forma digna. Isso inclui,
dependendo da necessidade de cada pessoa, oferecer prestacbes de saude que
variam de baixa a alta complexidade (DUARTE, VIDAL, 2019).

Inclusive, as prestagdes de urgéncia sado relevantes, mas ndo se devem
restringir a protegcdo da vida baseada no carater de urgéncia, no intuito de manter a
preservagao da vida, pois ela é apenas parte desse conjunto de preservacgao.
Destarte, ela se torna insuficiente por trés motivos: 1) Corresponde a cruel parametro,
uma vez que depende da piora na condi¢do de saude do individuo para o atendimento;
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2) Essa medida além de encarecer as despesas com o tratamento de urgéncia vai
limitar as chances do tratamento ser um sucesso; 3) De acordo com o artigo 198, Il
da Constituicdo Federal, o regime constitucional em matéria de saude impde ao
Estado atendimento integral com énfase em atividades de carater preventivo
(DUARTE, 2013).

Tem-se os termos demandas de saude de primeira necessidade como
prestacbes do Estado direcionadas a protecdo da vida e demandas de saude de
segunda necessidade como as prestagbes que ndo séo diretamente associadas a
manutencao da vida, mas sim direcionadas a qualidade de vida. Consolidado por uma
regra, os direitos definitivos sdo consagrados pelo nucleo essencial do direito a saude,
nao havendo o cabimento de argumentos que levem ao seu distanciamento como o
limite orgamentario (IDEM, 2011).

Diante da obrigatoriedade constitucional da necessidade de efetivagdo da
dignidade humana, torna-se insuficiente a limitagdo do nucleo essencial a vida, porém
a realidade termina sendo diferente dessa proposta com o oferecimento de minimas
condi¢gbes de saude de forma digna, ratificando que o preceito constitucional n&o é
observado de forma integral e a judicializagao no tratamentos de doengas raras torna-
se uma escolha, mostrando que na maioria das situagdes enfrentadas pelo Poder
Judiciario, a tutela da vida se torna insuficiente para o reconhecimento do individuo

como um ser humano dotado de dignidade (IBIDEM).

4.1 Judicializagdo em saude e os paréametros criticos de decisdo no ambito das

doencas raras

A judicializagcdo em saude pode ser compreendida como uma forma
encontrada de que por meio de decisdes judiciais as ofertas dos servigos de saude
sejam materializadas, obrigando assim que uma instituicao publica ou privada cumpra
com o direito subjetivo postulado. Ela € uma forma de reivindicagéo diante do Poder
Judiciario com relacdo a prestacdo referente ao direito a saude que carece de
efetivacdo ou implementacao pelo Estado. Ha varios viés de entendimento e multiplas
perspectivas com relacéo a judicializagdo, como por exemplo para a Administragao
Publica ha a dificuldade de atender a todas as demandas que decorem das normas
constitucionais, para o cidadao que necessita, esse enxerga beneficios na tecnologia
ou servigo prescrito e por fim pelos juizes ha op entendimento que diante da falha ou
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omissdo no fornecimento das politicas publicas, faz-se concernente ao Poder
Judiciario assegurar a efetivagdo do direito a saude, de acordo com o disposto no
artigo 196 da Constituicdo Federal (BRASIL, 2016).

De acordo com um relatério que foi publicado em 2019 pelo Conselho
Nacional de Justica (CNJ), entre os anos de 2008 e 2017, o numero de demandas
judiciais relacionadas ao direito a saude cresceram significativamente, representando
um aumento de 130% e dentre elas as principais encontradas foram de seguro, plano
de saude e fornecimento de medicamentos. Apontado como um dos principais e
expressivo impacto socioecondmico no pais, os dados que envolveram o fornecimento
de medicamentos foram considerados exorbitantes, o que representaram, de acordo
com as informagdes divulgadas pelo Ministério da Saude, entre os anos de 2010 e
2016, um crescimento de 547% com ac¢des de medicamentos (IBIDEM).

Existem conflitos econdmicos, administrativos e éticos no que diz respeito
a dispensacdo de medicamentos e servigos para doengas raras por meio da via
judicial, suscitando grande reflexdo no que diz respeito a proposi¢cdo de critérios
harmaonicos e racionais associados as disposi¢cdes constitucionais legais. (DUARTE,
VIDAL, 2019).

Tem-se que a maior parte dos pedidos de tratamentos de doencgas raras,
enfrentados no ambito judicial e apreciados pelo Supremo Tribunal Federal foram
julgados favoraveis para concessao das medidas pleiteadas. Isso porqué o conjunto
de decisdes foram elencadas pela utilizagdo de argumentos em garantia dos direitos
a vida e a saude e tidos como norteadores elementos do nacional ordenamento
juridico, considerados adequados, uma vez que essas prestagbes pertencem ao
essencial nucleo do direito a saude, na qual a vinculacdo do Estado é essencial e
absoluta e assim caracterizando como indevida qualquer omissdo que enseje a
necessidade de intervencéo judicial. (IBIDEM).

A necessidade de tratamento igualitario pelo Estado deve ser levada em
consideragao, ratificando assim o reconhecimento da integralidade e universalidade
do direito a saude como principios a serem seguidos, ndo colocando a possibilidade
de realocacgao dos recursos dos individuos em pauta, pois mesmo que possam arcar
com os custos dos tratamentos ndo contemplados pelo SUS, sem demais
comprometimento financeiro, seus recursos nido devem ser comprometidos para
garantir sua dignidade quando a obrigacéo € estatal. Alem do que pode-se verificar
que a disponibilizagdo de tratamentos inadequados ou sem sucesso pela rede publica,
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a prépria indicagao das instituicbes especializadas e dos profissionais de saude com
relacado a ineficacia dos servigos prestados pelo SUS, reforcando a existéncia de
medicamentos e tratamentos de saude mais eficazes no Brasil e no exterior, foram
primordiais como argumentos importantes para decisdes favoraveis. Isso tudo pode
ser corroborado pela possibilidade de se agravar o quadro clinico do individuo ou
resultar até em morte pela espera ou ndo concessado do tratamento adequado.
(IBIDEM).

Com relagéo ao registro dos medicamentos solicitados, estes passam pelo
controle da Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria - ANVISA que tem como objetivo
controlar a eficacia e seguranga dos procedimentos e medicamentos de saude no
Brasil e por meio dela se é consultado um medicamento para verificagdo de seu
registro. O controle dos produtos farmacéuticos € realizado pela competéncia da
agéncia reguladora, conforme o artigo 7° da Lei n® 9.782 (BRASIL, 1999).

Tem-se também o artigo 19-T da Lei n°® 8.080 que veda que medicamentos
nao autorizados pela ANVISA ou em carater experimental sejam custeados pelo SUS
(IDEM, 1990)

Por mais que haja necessidade de registro da ANVISA para o fornecimento
da prestacado de saude, a comercializagcdo no exterior também pdde ser considerada
para uma decisdo favoravel, uma vez que o medicamento pode ser a unica
possibilidade de adequado tratamento existente, imprescindivel para impedir o
agravamento de saude do portador de doenga rara ou essencial para manutengdo da
dignidade do individuo (DUARTE, VIDAL, 2019).

Logo, quando um medicamento ou tratamento n&o é incorporado ao SUS
por ndo conterem registro na ANVISA, mas tem sua comercializagado autorizada no
Brasil e no exterior, essa cria um obstaculo ao acesso dos individuos menos
favorecidos as prestagdes de saude que podem representar garantia das condigoes
minimas de dignidade para fruicdo dos direitos fundamentais ou até sua
sobrevivéncia. Destarte, mediante auséncia de alternativas, a ordem judicial se revela
como necessaria e adequada a dispensacao e aquisicao de determinados servigos de
saude como ao tratamento e medicamentos (IBIDEM).

Outro ponto que deve ser levado em consideracado devido a muitas vezes
ser alvo da principal problematica € o elevado custo das prestagcdes de saude no
ambito de qualquer doenca rara. A tutela da saude dos individuos deve ser assumir

maior peso ao invés de argumentos que contrariam a efetivacdo de direitos
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fundamentais, ou seja, deve-se manter o objetivo final que € o de garantir a dignidade
e vida das pessoas. Vale salientar, de forma imperativa, que o individuo enxerga a
judicializagdo como sua ultima esperanga para assegurar os direitos subjetivos que
foram violados pelas insuficientes politicas publicas e, no processo decisério, o
essencial nucleo do direito deve atuar como parametro vinculante para que essas
prestacbes de saude sejam deferidas em juizo, uma vez comprovada ausente a
disponibilizagao delas por meio da via administrativa (IBIDEM).

A maioria das doencgas raras, como € o0 caso da Epidermdlise Bolhosa,
possui potencial elevado debilitante das fungdes motoras o que afeta de maneira
significativa a qualidade de vida dos portadores da doenga. Garantir a prestacédo de
servicos de saude de qualidade e necessarios a realidade encontrada permite a
efetivacdo de funcbes elementares dos direitos sociais, como a diminuicdo das
desigualdades e importante inclusdo social. Faz parte da razdo de ser da ordem
constitucional e do Estado garantir uma vida associada a qualitativa dimens&o da
dignidade do ser humano, ou seja, garantir o direito a saude evidencia o desafio da
concretizacdo dos valores pactuados na sociedade, os quais necessitam da
interpretacdo da ordem juridica de acordo com a concepgédo da integridade dos

dominios que estao definidos nela.

4.2 Individualizagdo da judicializagdo em saude

No Estado social, o orcamento é o responsavel tanto pela concretizagao
dos direitos fundamentais como pela execugao das politicas publicas, logo pode-se
observar que tem um custo a efetivacao dos direitos. Pode-se chamar de “custo dos
direitos” e esse necessita que haja deslocamento de recurso financeiro, com o objetivo
de permitir o cumprimento das demandas, 0 que termina impondo muitas vezes uma
ponderacdo entre os distintos direitos protegidos constitucionalmente (SHULZE,
GEBRAN NETO, 2016).

Dessa forma, por mais que a judicializagdo em saude sirva para ratificar
que os direitos sociais estdo sendo concretizados e para evitar que nao haja omisséo
por parte dos poderes Executivo e Legislativo, houve significativo e relevante aumento
dos custos com as prestagdes dos servicos de saude, uma vez ocasionada pelo
aumento das demandas judiciais. Por mais que o Judiciario seja impedido de abstrair-
se do seu dever de decidir, de acordo com o artigo 5°, XXXV, o objeto de protegcéo do
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direito a saude nao € esclarecido em lei, o que terminou por aumentar as discussoes
com objetivo de alterar a hermenéutica constitucional (SPAOLONZI, 2017).

Dessa forma, a mais frequente critica encontrada € a financeira, uma vez
que foi elaborada mediante a “reserva do possivel” que € uma teoria alema na qual a
eficacia das prestacbes materiais dos direitos sociais depende dos recursos
financeiros do Estado, visto que esses direitos dependem do or¢camento publico. Vale
salientar que as limitagdes de disponibilizacdo de recursos também dependem do
aspecto juridico com relagdo a ponderacdo que deve existir entre os principios
constitucionais que possuem a mesma hierarquia. Para que os direitos fundamentais
sejam assegurados, a reserva do possivel ndo deve ser observada como impeditiva,
mas sim imperativa para otimizar que o Estado cumpra com suas prestagdes sem se
omitir das suas limitagdes juridicas e orcamentarias (SARLET, FIGUEIREDO, 2008).

Na doutrina ha uma importante discussdo com relacdo a efetividade do
acesso a saude ocasionado pelas demandas judiciais, visto que mesmo que o objetivo
das politicas publicas seja de reduzir as desigualdades sociais, comprovadamente a
grande maioria, em média 95,5% dos casos de judicializag&o no pais ocorre no ambito
individual, ou seja, via de regra as decisdes das demandas judiciais sao favoraveis e
tutelam apenas uma pequena parte da populagdo que tem acesso a justica e
normalmente s&o aqueles individuos mais favorecidos e de maior nivel de instrugcao.
Ratifica-se entdo que a diferenca entre os autores desse tipo demanda judicial e um
"cidaddo comum" esta no privilégio de poder reclamar seu direito junto ao poder
Judiciario. Nesse sentido, a excessiva individualizagdo ocasionada por esse tipo de
judicializagdo da saude, ao garantir que apenas pequena parte da populagao tenha
acesso a determinados servigos e medicamentos, termina por acarretar uma lesdo ao
principio da equidade com interferéncia negativa na organizagéo das politicas publicas
de saude e necessidade do deslocamento delas quando admitidas essas demandas
(BARCELLOQOS, 2010).

Ja no ambito da analise econdmica, compreende-se que 0S recursos
financeiros sao finitos e totalmente insuficientes para o atendimento de todas as
demandas sociais. Além do que ainda ha a objegdo com relagdo ao que seria
socialmente benéfico, como por exemplo, com a transferéncia da utilizagcdo dos
recursos designados ao cumprimento das demandas judiciais para uma maior

abrangéncia das politicas publicas de saude (IBIDEM).
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4.3 Parametros firmados pelo STF apds decisdo do RE N.° 657718

No dia 27 de abril e 07 de maio de 2009, foi convocado pelo Presidente do
Supremo Tribunal (STF) o Ministro Gilmar Mendes uma Audiéncia Publica de n°® 4
para tratar da evolugdo de posicionamento a ser seguido pelo Poder Judiciario com
relacdo as acdes de concessdo de medicamentos. Seu Despacho Convocatorio
trouxe como ensejo o aumento dos pedidos cautelares e suas negativas que
argumentam lesdo a seguranga, a economia, a ordem e a saude publica, com relag&o
ao provimento de prestacbes de servicos de saude, como por exemplo de
medicamentos. Diante desse cenario, inumeros atores foram envolvidos de forma
direta ou indireta com a judicializagdo em saude, uma vez ha interesse publico e
envolvem importantes questdes. Alguns defendiam as demandas justificando a
necessidade da garantia a integralidade do direito a saude e os contrarios a esse
pensamento justiicavam o posicionamento da verdadeira necessidade de
universalidade do acesso ao direito a saude (TESSLER, 2010).

Foram inumeros os desdobramentos com relagdo ao tema, visto que de
forma inovadora a audiéncia trouxe grande publicidade ao conteudo tratado e
proporcionou integracao entre os autores. A partir dai, na area de saude, teve inicio a
atuagdo do Conselho Nacional de Justica (CNJ) e este 6rgdo, com o objetivo de
apresentar concretas medidas de atuacgao para a questao e por meio da formacao do
seu grupo, aprovou a Recomendagao n°® 3149, na qual reforgou a relevancia da prévia
aprovagao da ANVISA para o uso de medicamentos no pais, de acordo com o artigo
12 da Lei n°® 6.360/1976 c/c Lei n°® 9.782/1999, com ressalvas para as excecgdes
previstas na lei (BRASIL, 1999; BRASIL, 1973).

Faz-se mister destacar a decisao tomada pelo Supremo Tribunal federal no
processo referente ao Recurso Extraordinario - RE n.° 657718 julgado no dia 22 de
maio de 2019, no qual discutiu a viabilidade do Estado ser obrigado a gratuitamente
fornecer farmacos que ndo foram registrados na Agéncia Nacional de Vigilancia
Sanitaria - ANVISA, segundo o direito fundamental a saude e de acordo com os artigos
1°, 1I; 6% 23, II; 196; 198, Il e § 2° e artigo 204 da Constituicdo Federal de 1988
(NUNES, 2021).

Apesar de ter sido afastado o provimento de medicamentos sem o
adequado registro da Anvisa, por meio da Audiéncia Publica citada anteriormente e
de desdobramentos legislativos, o Poder Judiciario demonstrou-se resistente ao novo



35

entendimento. Dessa forma, o STF terminou por reconhecer a Repercussao Geral do
julgamento do Recurso Extraordinario n® 657.718/MG, uma vez houve um aumento
significativo das a¢bes versando sobre o tema, o que trouxe novas discussdes acerca
das decisdes (IBIDEM).

Vale salientar que o RE n°® 657.718 também tratou de a viabilidade do
Estado ter como obrigacao o fornecimento de farmacos que nado possuem seguranga,
eficacia e qualidade comprovadas pela ANVISA, além do fornecimento de
medicamentos nao registrados. As discussdes tornaram-se cada vez mais dificeis
quando comparadas aos outros casos de demandas judiciais da saude, ou seja, além
do envolvimento financeiro pela necessidade de dispensagado de medicamentos de
alto custo, esses medicamentos também n&o possuiam analise/registro da ANVISA
(IBIDEM).

A decisdao proferida pelo STF no que tange aos medicamentos
experimentais, ou seja, aqueles que se apresentam ainda em fase de analise foi que
em nenhuma hipétese eles podem ser fornecidos pelo Poder Publico, uma vez que
apos fornecidos podem surgir a conclusdo das suas pesquisas apresentando
resultados negativos sobre o produto, no sentido de alegarem impropriedade,
ineficacia ou toxicidade para o tratamento. E esse parametro depara-se com o
disposto no artigo 19-T, | da Lei n° 8.080/90, ja citada anteriormente, o qual veda o
pagamento, o ressarcimento ou reembolso de medicamento, produto ou
procedimentos experimentais. Assim, tem-se a Comissao Nacional de Incorporacgéo
de Tecnologias no Sistema Unico de Saude (CONITEC), com um dos 6rgéos
responsaveis para a inclusdo de medicamentos ou produtos experimentais. Ja nos
casos em que os medicamentos possuem segurancga e eficacia comprovadas, mas
nao possuem registro sanitario pela ANVISA, estes devem ter interditados seus
fornecimentos, conforme a regra citada e determinagcdo em lei, exceto nos casos em
que seja comprovada a morosidade da Anvisa na analise do produto para
incorporagao do pedido de registro, uma vez que assim aumentam os casos de
demandas judiciais dos individuos que buscam a justica como meio de provimento
desses produtos ou medicamentos (BRASIL, 2016).

De acordo com a pesquisa feita pela Associacéo de Industria Farmacéutica
de Pesquisa, a média de tempo de espera para o registro de medicamentos sintéticos
é de 597 dias, o que levou a Lei 13.411/2016 a alterar a Lei 6.360/76, nos quais

instituiu que o prazo maximo para conclusao dos procedimentos de analise devem ser
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entre 90 e 365 dias, o que acarretou em significativa diminuicdo de processos
buscando registro de medicamentos genéricos, de acordo com a propria ANVISA
(IBIDEM).

Destarte, embora ainda haja injustificada demora para analise, é
necessario que trés condigbes sejam cumulativas: |- que o pedido de registro da
medicagao no pais tenha sido feito, exceto no caso de remédios destinados a doengas
raras e ultrarraras, caso nédo haja protocolo para tratamento desta doenga no
Ministério da Saude ; II- com objetivo de diminuir a possibilidade de ameaca a saude,
que o medicamento/produto possua registro em 6rgdo conceituado de regulagéo no
exterior; Ill- que n&o exista registro de substituto terapéutico satisfatério para o
tratamento. Outro ponto que deve ser levado em consideragdo € com relagdo ao
entendimento fixado pelo julgamento do Tema 500 que cita que a Anvisa, por se tratar
de uma autarquia vinculada ao Ministério da Saude, € parte integrante da
Administracdo Publica Federal, logo os Estados e Municipios ndo tém
responsabilidade pela sua mora, ndo podendo ser condenados as despesas de
possiveis fornecimentos. Por conseguinte, obrigatoriamente, as agdes para
requerimento do fornecimento de medicamentos ou produtos nao registrados pela
ANVISA devem ser propostos em face da Unido (IBIDEM).

No intento de deixar inequivoca a necessidade de uma prescricdo de
medicamento/produto ou servigo de saude, que gera alto custo para o Estado, o
portador de Epidermolise Bolhosa vivencia uma dificil missdo, a de conviver com uma
doenca sem cura, que necessita de um cuidado diferenciado e as dificuldades
encontradas com a tardia implementagao de politicas publicas de saude relacionadas
a doenga. O portador de Epidermdlise Bolhosa necessita de um tratamento que
precisa ser iniciado rapidamente e sua situacdo financeira muitas vezes nao é
condizente com a demanda que o tratamento exige. Além do que grande parte do
tratamento se da por meio de medicamentos e/ou produtos nio disponiveis a toda a
populacdo, ou seja, a verdadeira ineficacia da garantia da segurangca da saude
publica, o que levou a uma torrente aumento de agdes nesse ambito, com o objetivo
de permitir melhor qualidade de vida e acesso ao fornecimento dos principais meios
de garantia de sobrevivéncia como os medicamentos, curativos, dermocosméticos,
suplementos alimentares e insumos.

Diante desse potencial aumento da judicializagdo em saude, a tese firmada
no julgamento do RE n°® 657718, com repercussao geral reconhecida, possui ressalva
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para casos excepcionais e estabelece os requisitos necessarios para o fornecimento
do medicamento/produto nesses casos especificos, como a necessidade de registro
em agéncias estrangeiras renomadas e a inexisténcia de algum substituto terapéutico

que possua registro no pais.
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5 CONSIDERAGOES FINAIS

A pesquisa apontou que apesar da ampliacdo da capacidade de
atendimento, da incorporagdo de novas tecnologias a rede de saude publica e de
politicas publicas direcionadas ao portador de doenga rara, como a Politica Nacional
de Atengao as Doengas Raras, pela portaria GM/MS n° 199, de 30 de janeiro de 2014,
o Estado n&o pode esquiva-se de cumprir com seu dever em garantir a saude aos
portadores de epidermolise bolhosa e outras doengas raras, uma vez que € um direito
previsto constitucionalmente, ndo podendo assim o Estado se utilizar da reserva do
possivel como justificativa, pois ndo pode suprimir os direitos tutelados pelo individuo
e sim se destinar a garantir que o ele tenha uma vida digna.

Destaca-se que a judicializagdo da saude se tornou uma frequente
manifestacdo dos portadores de doengas raras, com o objetivo de inserir o Poder
Judiciario na concretizacdo da prestacédo referente ao direito a saude que nao foi
efetivado ou implementado pelo Poder Publico através das Politicas Publicas
sanitarias.

Constatou-se que diante desse potencial aumento da judicializagdo em
saude, a tese firmada no julgamento do RE n°® 657718, com repercussao geral
reconhecida, no que tange aos medicamentos experimentais foi que em nenhuma
hipétese eles podem ser fornecidos pelo Poder Publico, pois apds fornecidos podem
surgir a conclusdo das suas pesquisas apresentando resultados negativos sobre o
produto, no sentido de alegarem impropriedade, ineficacia ou toxicidade para o
tratamento. E, nos casos em que os medicamentos possuem seguranga e eficacia
comprovadas, porém nao possuem registro sanitario pela ANVISA, estes devem ter
interditados seus fornecimentos, conforme regra citada e determinagcéo em lei, exceto
nos casos em que seja comprovada a morosidade da ANVISA na analise do produto
para incorporagcdo do pedido de registro e ai terdo algumas ressalvas para o
fornecimento, ou seja, os chamados casos excepcionais que necessitam que
requisitos sejam cumpridos para o fornecimento do medicamento/produto, como a
necessidade de registro em agéncias estrangeiras renomadas e a inexisténcia de

algum substituto terapéutico que possua registro no pais.
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