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Abstract

This study aimed to discuss the morality of
public funding for highly expensive orphan
drugs for treatment of rare genetic diseases,
using tools from bioethics, especially the prin-
ciple of protection, applicable to vulnerable
individuals and populations. Based on this
principle, and considering the provisions of
the Unified National Health System (SUS), the
article argues for the state’s moral obligation
to provide public policies to ensure care for in-
dividuals with genetic diseases like lysosomal
storage disorders, who can thus be viewed as
“injured’”, besides suggesting measures to im-
plement and ensure the sustainability of poli-
cies with an emphasis on resource allocation,
targeting, and equity.

Lysossomal Storage Diseases; Exceptional
Drugs; Bioethics
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Introducao

Com os progressos biotecnocientificos obtidos
nas pesquisas farmacéuticas, medicamentos
para o tratamento de doencas raras estao sendo
paulatinamente inseridos no cendrio mundial
sob aprovacao de governos americanos e euro-
peus. Apesar de nao haver uma definicao tnica
para estas doencas, elas podem ser entendidas,
de acordo com critérios europeus, como doen-
¢as cuja incidéncia seja inferior a 5 por 10 mil
habitantes e que preencham as seguintes carac-
teristicas clinicas: serem cronicas, degenerativas,
debilitantes e associadas a diminuicao da expec-
tativa de vida. Embora individualmente raras, so-
mam-se cerca de 6 mil doencas que afetam cerca
de 55 milhdes de pessoas na Unido Européia e
Estados Unidos 1.23.

Se levarmos em conta estas estimativas e
extrapolarmos para estatisticas populacionais
brasileiras, é provavel que estejamos discutindo
acerca da existéncia também de milhdes de bra-
sileiros com alguma doenca genética, com um
percentual crescente que demandara acesso aos
tratamentos ja disponibilizados, muitos deles
pelo fornecimento de medicamentos especiais,
alguns destes conhecidos como drogas 6rfas.

Ainda que algumas dessas drogas 6rfas ja es-
tejam sendo comercializadas na Unido Européia,
nos Estados Unidos, Austrdlia e em alguns paises
asidticos 3, poucas sao as medicacdes para o tra-
tamento de doencas raras que foram incluidas



na lista de medicamentos excepcionais do Minis-
tério da Saude, mediante portarias especiais 45.
Dentre tais medicagdes citamos a imiglucerase,
para o tratamento da doenca de Gaucher, uma
condigdo rara, pertencente ao grupo das doengas
de depésito lisossomal (DDL).

Dessa forma, muitos pacientes no Brasil vém
buscando o acesso a esses medicamentos, in-
cluindo aqueles voltados para o tratamento das
DDL, ainda nao acrescentadas na lista de medi-
camentos excepcionais por intermédio de medi-
das judiciais (judicializagdo). Tais medidas nem
sempre sdo favordveis aos seus pleiteadores, em
razdo, sobretudo, do custo elevado do tratamento
e as suas implicacoes orcamentdrias. Nesse cend-
rio, surgem conflitos éticos importantes, referen-
tes as politicas sanitdrias de acesso aos recursos
necessdrios para o tratamento das doencas raras
no Brasil, mas sdo ainda pouco discutidas as ma-
neiras possiveis e desejaveis, capazes de resolver
os conflitos.

Este trabalho tem por objetivo descrever os
conflitos éticos gerados no ambito da satide pui-
blica quanto ao tratamento de DDL, a luz das fer-
ramentas da Bioética, utilizando o Principio da
Protecdo desenvolvido por Schramm & Kottow 6.

Aspectos referentes as doencas de
depésito lisossémico

As DDL constituem importante grupo de doen-
cas genéticas, raras individualmente, mas que,
quando somadas, respondem por uma preva-
léncia de 1:7.700 nascimentos. Elas represen-
tam um grupo de, pelo menos, 50 entidades
genéticas distintas, cada uma delas resultante
de deficiéncia de uma atividade protéica parti-
cular, ou, excepcionalmente, de atividades nao
lisossomais que estdo envolvidas na biogéne-
se da maturacdo protéica. O nimero de DDL
estd aumentando a medida que novas doencas
sao caracterizadas do ponto de vista genético
e bioquimico. Mesmo que cada uma das DDL
seja decorrente de mutacoes em genes diferen-
tes e, conseqlientemente, em uma deficiéncia
enzimadtica especifica, todas as DDL compar-
tilham uma caracteristica comum: o acimulo
de substratos normalmente degradados nos li-
sossomos. De acordo com o tipo de substrato
acumulado, as DDL sdo agrupadas em amplas
categorias, incluindo as mucopolissacaridoses,
as lipidoses, as glicogenoses e as oligossacari-
doses. Estas categorias mostram similaridades
clinicas que incluem: anormalidades 6sseas,
organomegalia, disfuncdo do sistema nervoso
central em algumas formas e dismorfias cranio-
faciais de cardter cumulativo, levando, em sua
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maioria, a comprometimento sistémico grave e
diminuicdo importante da expectativa de vida.

Existem diferentes estratégias de tratamento
para as DDL; dentre elas: a terapia de reposicao
enzimdtica (TRE), que vem se mostrando bené-
fica para o tratamento da doenca de Gaucher
em sua forma nao neuronopdtica hd mais de 15
anos.

A doencga de Gaucher é a DDL mais comum,
caracterizada pelo acimulo de uma substancia
no sistema reticulo-endotelial, devido a uma
deficiéncia enzimadtica especifica. Sua histéria
natural, previamente ao uso da medicagao, reve-
lava o aparecimento precoce de esplenomegalia,
pancitopenia, hepatomegalia, dor 6ssea e fratu-
ras, cujos quadros mais graves levavam ao faleci-
mento do paciente entre a primeira e a segunda
década de vida.

Os resultados da TRE tém sido positivos, com
melhora na maioria das patologias para as quais
este tipo de terapia se encontra disponivel, sem
0 mesmo sucesso, no entanto, para o tratamen-
to de sintomas neurolégicos. Para as formas que
apresentam sintomas neuropatolégicos, estao
sendo avaliadas outras formas de terapia, como
o transplante de medula 6ssea, o uso de reducao
de substratos e o uso de pequenas moléculas. A
TRE tem sido também disponibilizada para o tra-
tamento de outras DDL, como a doenca de Fabry,
MPS I, MPS VI e, recentemente, MPSII e doenca
de Pompe 7.8.

Aspectos referentes as drogas 6rfas

Estdo sendo produzidas medicacdes que aten-
dem a portadores de duas categorias principais
de doencas no mundo: as doencas raras — genéti-
cas em sua maioria — e as doencas tropicais. Tais
medicac¢des sdo denominadas drogas 61fas, pois
habitualmente nao sao desenvolvidos por in-
dustrias farmacéuticas, essencialmente por dois
motivos econdmicos: condicdo muito rara para
representar um mercado considerado rentdvel,
ou condicdo que seria prevalente em paises em
desenvolvimento, os quais seriam pobres demais
para pagarem pelo preco dos medicamentos e
garantir o lucro para os detentores de patentes 9.
Entretanto, visando estimular a investigacao e o
desenvolvimento de medicamentos 6rfaos, au-
toridades de paises desenvolvidos implementa-
ram, mediante politicas mundiais, incentivos pa-
ras as industrias de biotecnologia 9.10. Asmedidas
tiveram inicio em 1983 nos Estados Unidos com a
criacdo do Orphan Drug Act, seguido pelo Japao
em 1993, Austrdlia em 1997, e a Unido Européia,
que criou uma politica comum para os medica-
mentos 6rfaos em 1999 39.
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Tendo em vista os altos valores alocados pa-
ra o desenvolvimento de pesquisas e a disponi-
bilizacdo do tratamento das doencas genéticas
raras, aspectos éticos e econdémicos tém sido
discutidos no contexto das sociedades desen-
volvidas. De um lado, questdes que vao desde a
moralidade do financiamento de pesquisas em
drogas 6rfas até a andlise de critérios para aqui-
sicdo de medicamento especial e o impacto no
orcamento. E, do outro lado, questdes sobre as
formas de financiamento/reembolso do trata-
mento no nivel de sistema de satide vigente e
das maneiras de diminuir as iniqiiidades geo-
graficas na distribuicao dos medicamentos para
garantir o acesso ao tratamento, também tém
sido discutidas 910,11,

No entanto, dificuldades na avaliacdo da
efetividade clinica, para a qual outros trata-
mentos ainda nao existem, também jd sdo re-
latadas, o que faz crescer a discussao acerca da
disponibilizacdo e o conseqiiente custo do tra-
tamento 910,11,

Observa-se, de uma forma geral — e em fun-
¢ao do status de medicacdo especial e efetivi-
dade terapéutica em algumas das DDL, como a
doenca de Gaucher e a doenca de Fabry — um
posicionamento favoravel, ainda que cauteloso,
em relacdo ao financiamento publico das medi-
cagoes para o tratamento destas doencas, apesar
dos altissimos custos 11.

Tratamento de doencgas genéticas no
Brasil: o caso da doenca de Gaucher

A doenca de Gaucher tipo I foi a primeira doen-
¢a genética a ser contemplada para a TRE com
o medicamento imiglucerase, que interrompeu
o curso natural da doenca, permitindo aos pa-
cientes — quando submetidos ao tratamento
— uma vida normal e produtiva. Este medica-
mento estd sendo oferecido pela Unido e foi in-
cluido na Relagdo de Medicamentos Excepcio-
nais, desde 1995 4. Tal fato ocorreu apds alguns
anos de intensa movimentacdo da Associacao
Brasileira de Portadores de Doenca de Gaucher
para o acesso e a obtencdo do medicamento,
que era feito antes, mediante acoes judiciais e
lobbies buscando destacar as necessidades do
grupo de portadores desta doenca junto aos po-
deres Legislativo e/ou Executivo por parte das
familias dos portadores. Os gastos com o Pro-
grama de Medicamentos Excepcionais custou,
em 2005, aproximadamente R$ 1,2 bilhdo. Qua-
torze medicamentos sdo responsdveis por 60%
de seu custo. Entre eles, inclui-se a imiglucerase,
que é uma das principais responsdveis por estes
custos 12,
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O progresso biotecnocientifico continua e,
com ele, a disponibilidade crescente para trata-
mento de outras doencas genéticas raras. Este fa-
to vem trazendo consigo novamente problemas
ja enfrentados por pacientes, familiares, gestores
de satide no ambito dessas doencas: drogas tini-
cas; custos elevados e direcionados ao tratamen-
to de um nimero proporcionalmente pequeno
de pacientes; e nao liberadas pelo governo brasi-
leiro para utilizacao via politica ptiblica de satide.
Com efeito, a via de obtencdo atual para estes
medicamentos tem sido, na maioria dos casos, as
medidas judiciais — nem sempre atendidas —, uti-
lizando os preceitos da Constituigdo Federal de
1988: “a satide é direito de todos e dever do Estado,
garantindo mediante politicas sociais e economi-
cas que visem a redugdo do risco de doenga e de
outros agravos e ao acesso universal e igualitdrio
as agoes e servicos para sua promog¢do, prote¢ao
e recuperagdo”, recaindo sobre o Estado o dever
de garantir a universalidade, a integralidade e a
eqiiidade no tratamento e na assisténcia, garan-
tidos pelo Sistema Unico de Satide (SUS).

O SUS, todavia, vem enfrentando desafios
crescentes conforme discutido no Férum da
Reforma Sanitdria Brasileira 13. Apesar dos reco-
nhecidos avancos na produgao, produtividade e
inclusdo, pouco se avan¢ou na efetivacao da inte-
gralidade da assisténcia e da eqiiidade no acesso.
Isso constitui um problema bioético relevante,
pois a simultaneidade de avan¢os na compre-
ensdo e no tratamento das causas das doencas
(favorecendo a incorporacao de novos procedi-
mentos diagndsticos e terapéuticos) e a vigéncia
da “cultura dos limites” (selecionando tais proce-
dimentos por questdes orcamentdrias) represen-
tam um grande desafio de justica sanitdria para
os gestores de salide, instados, por um lado, pelas
demandas legitimas e crescentes dos usudrios, e,
por outro, pela urgéncia de “racionalizar” em ter-
mos pragmadticos os recursos efetivamente dis-
poniveis, considerados escassos 14. Entretanto,
é importante contextualizar tal “racionalizacao”,
lembrando os baixos recursos ptiblicos brasilei-
ros destinados aos gastos com satide, seja em
percentuais em relacdo ao produto interno bruto
(cerca de 3%), seja em relacdo ao custo per capita
(entre US$ 120 e US$ 150), fato que representa
cerca de 10% a menos do que o gasto nos paises
europeus e no Canad4 15. Tendo em conta simul-
taneamente as consideracdes orcamentadrias e as
consideracoes éticas referentes a justica distribu-
tiva, a crise sanitdria vigente implicaria um dile-
ma aparentemente sem solugao: os sistemas de
satide com vocac¢do universalista, ndo podendo
incorporar despesas indefinidamente e, ao mes-
mo tempo, ndo podendo ignorar a sua vocacao
universalista fundamentada na integralidade da



atencao médico-hospitalar, especialmente para
nao perder sua identidade e legitimidade moral,
visto que ela constitui uma das trés diretrizes
fundamentais do SUS, garantida por lei 16.

Diante destas questdes, tornar-se-ia um pro-
blema complexo a alocacao de recursos, deman-
dando discussao em que sejam levados em conta
0s aspectos sanitdrios, econdémicos, politicos e
morais. Nesse contexto, utilizamos as ferramen-
tas da bioética, que se preocupa em avaliar si-
multaneamente, de forma racional e imparcial,
os argumentos a favor e contrarios a uma deter-
minada decisdo, e em colocar em pratica a solu-
¢ao considerada moralmente mais legitima.

Discutiremos, pois, algumas questdes a favor
e contra o Estado assumir o tratamento de doen-
cas raras como as DDL, na tentativa de viabilizar
medidas que possam beneficiar seus portadores,
em nome da integralidade e da eqiiidade, sem,
com isso, desrespeitar a universalidade, pois os
principios do SUS devem ser considerados jun-
tos, por mais que possam existir tensdes entre
eles nos casos concretos. Para tanto, sera utili-
zado o Principio da Protecao, desenvolvido no
ambito da bioética latino-americana 6.

Principio da Protecao

Na tentativa de dar conta das controvérsias mo-
rais no ambito da satide publica que se referem a
populacdes de suscetiveis ou vulnerados —isto €,
ameacados (os suscetiveis) ou afetados (os vul-
nerados) em sua satide — Schramm & Kottow 6
propdem a utilizacdo do Principio da Protecao.
Consideram-no mais adequado que o tradicional
modelo principialista, desenvolvido por Beau-
champ & Childress 17, baseado no modelo dos
principios de ndao maleficéncia, beneficéncia, au-
tonomia e justica, e amplamente usado em bio-
ética entre os anos 70 e meados dos anos 90 do
século XX. Destacam que o principialismo é insu-
ficiente para enfrentar as caréncias e a flagrante
injustica social nos paises em desenvolvimen-
to, vale dizer, nas situacoes de empoderamento
escasso; devendo, portanto, ser substituido por
uma bioética da protecao, capaz de dar conta da
realidade das sociedades latino-americanas, nas
quais seus cidadaos sofrem discriminacoes, assi-
metrias e desigualdades gritantes.

O Principio da Protec@o constitui um dos
fundamentos da intervencao do Estado, que re-
conhece sua obrigacdo de cuidar da integridade
fisica e patrimonial de seus cidadaos a partir do
século XVIII, sendo também o fundamento mo-
ral da legitimidade do Estado de bem-estar con-
temporaneo. Com base neste principio, a bioéti-
ca de protecao pode ser vista como uma ética da
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responsabilidade social em que o Estado deve as-
sumir obrigacdes que se aplicam as populacoes
humanas, visando prevenir suas enfermidades
e formar um ambiente saudével, com propostas
razodveis de cuidar das condi¢des objetivas ne-
cessdrias para o exercicio da cidadania. Enten-
dendo-se, entdo, como protecao a atitude de dar
cobertura efetiva as necessidades essenciais ou
consideradas impostergaveis.

Mas, para os fins de nossa discussao sobre
os portadores de DDL, cabe, aqui, uma obser-
vacdo critica sobre a categoria guarda-chuva
de protecgdo, distinguindo os termos vulnera-
bilidade e vulneragdo. Aplica-se o conceito de
vulnerabilidade a condicao existencial humana
enquanto tal, a saber, a uma caracteristica uni-
versal e genérica de qualquer ser vivo, inclusive
humano. J4 o conceito de vulneragdo se aplica
a condicdo existencial especifica de seres ou
populacdes particulares que, nas contingéncias
adversas independentes de suas vontades, nao
possuem os meios necessarios (ou capacidades)
para enfrentd-las. Por isso, nao é a vulnerabili-
dade, mas a vulneracdo que constituiria o objeto
da protecao. A bioética da protecao distingue,
ainda, uma terceira categoria intermedidria: a
suscetibilidade, que se aplica, por exemplo, aos
portadores de doencas de origem genética, que
sdo “suscetiveis” porque a doenca pode se ma-
nifestar, tornando-os, assim, vulnerados. Logo,
a vulnerabilidade é da ordem do risco de vi-
ver, ao passo que a suscetibilidade e, a fortiori,
a vulneracao pertencem a situacodes de fato 18.
Concretamente, quando um ser humano sofre
de alguma incapacidade — debilidade, enfermi-
dade, deficiéncias fisicas incapacitantes —, dei-
xa de ser meramente vulnerdvel e se converte
em “vulnerado”, requerendo acdes de protecao
terapéutica 19. No caso especifico das doencas
genéticas, em muitas delas existe, além da sus-
cetibilidade que a caracteriza, uma condicao de
vulneracdo j4 instalada. Esta fard com que o in-
dividuo desenvolva em algum momento da sua
vida — desde intra-ttero até a idade adulta — um
dano efetivo sobre a sua satide, que é uma efetiva
vulneracao. O Principio da Protecao se aplica es-
pecificamente a estes individuos que se situam
numa faixa de suscetiveis até vulnerados, e que,
por causa da esta condicao existencial particular
e considerada desfavordvel, nao estdao em condi-
¢oes de exercerem plenamente sua autonomia
nas tomadas de decisdo que dizem respeito a
sua satide e bem-estar 18. Nesse caso, trata-se de
portadores de enfermidades requerendo agdes
de protecdo terapéutica que devem estar dis-
poniveis e acessiveis, de acordo com a funcao
protetora do Estado, garantia dos direitos do ci-
dadao 19.
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Por sua vez, a protecdo dos vulnerados apli-
cada a politicas publicas legitimas relaciona-se
com o principio da eqiiidade, que implica me-
didas de focalizacao de agdes sociais a favor dos
mais necessitados (suscetiveis, vulnerados). Por
exemplo, a implementacgao de politicas focaliza-
das em dreas especificas das politicas ptublicas
de atencao a salide, sobretudo em situacoes de
escassez de recursos, pode — como relatado por
Ribeiro & Schramm 20 — ser necessdria, inclusive
adotando medidas compensatérias para poder
superar as desigualdades existentes e alcancar
efetivamente a igualdade de todos, defendida
pela Constituicdo Federal brasileira. Para tal, a
focalizacao se aplicaria tanto as condi¢des pes-
soais quanto as condicdes s6cio-econdmicas dos
individuos e grupos sociais vulnerados. Sendo
assim, as tecnologias médicas avangadas seriam
oferecidas nao somente em func¢ao das neces-
sidades médicas dos pacientes — que podem
eventualmente ter os meios para satisfazé-las —,
mas também em funcao dos recursos de que eles
dispdem para adquiri-las, parcial ou totalmen-
te. Em suma, na protecao busca-se o equilibrio
entre uma concepc¢ao de justica, que condena
as discriminacoes e favorece a igualdade, e uma
concepcao que visa compensar os efeitos mo-
ralmente problemadticos da primeira, e resultan-
tes do fato das desigualdades de fato existentes,
privilegiando, para tanto, as agoes focais a favor
dos mais necessitados, em busca da equanimida-
de 19. Porém, para evitar equivocos — como aque-
le que confunde o principio de protecdo com o
tradicional paternalismo —, deve-se ressaltar que
a protecao so € legitima até que suscetiveis e vul-
nerados adquiram a competéncia de exercer sua
autonomia ou a recuperem 21.

Para finalizar, as acdes devidas pelo Estado
aos pacientes suscetiveis ou vulnerados — e que
sdo constitutivas de sua pratica de protecdo —nao
estao desvinculadas do dever de eficdcia, pois es-
ta é uma condigao para poder intervir legitima-
mente na vida dos cidadaos 22. Dessa forma, a
responsabilidade protetora implicaria necessa-
riamente no controle dos resultados das politicas
publicas adotadas, com avaliacdo da eficdcia e da
efetividade das praticas das instituicoes publicas
e de seus gestores. Avaliando, também, os efeitos
positivos provdveis, resultantes da incorporagdo
de Ciéncia e Tecnologia em agdes “protetoras” de
satde. Assim sendo, ao integrar a responsabili-
dade moral e a eficdcia pragmadtica numa efetiva
politica sanitdria protetora, podem-se legitimar
politicas sanitdrias que se pretendem universa-
listas do ponto de vista dos valores — a exemplo
da politica sanitdria inspirada na Constituigcdo
Federal brasileira e nos principios do SUS - de-
vendo, no entanto, enfrentar também a questao
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de que nem todos tém o mesmo tipo de neces-
sidades nem as mesmas condicoes iniciais para
enfrentar seus problemas de satide. Isso traz a
tona o problema da igualdade e de seus correti-
vos concretos que se tornam moralmente justifi-
céveis, fazendo referéncia ao principio moral da
eqiiidade, o qual, em substancia, implica adotar
politicas compensatdrias capazes de garantir a
igualdade formal em termos concretos.

Argumentos favoraveis e contrarios a
assisténcia

Se aceitarmos que o Principio de Protecao € va-
lido para justificar o amparo de suscetiveis e vul-
nerados, poder-se-ia, por outro lado, dizer que,
como o tratamento estd disponivel e é compro-
vadamente eficaz, bastaria aplicar o Principio
da Beneficéncia, cuja obrigacao moral envolvida
é a do nao-abandono da pessoa a prépria sorte
ou regra do resgate (“rule of rescue”) 23. Contudo,
trata-se, aqui, de uma confusao conceitual entre
“proteger” e “beneficiar”, pois — de acordo com
a justificativa do Principio de Protecao — s6 se
pode oferecer protecdo a quem nao tenha capa-
cidade de se proteger sozinho, ao passo que se
pode beneficiar qualquer um, vulnerado, susce-
tivel ou simplesmente vulneravel. O mesmo tipo
de consideracao vale, mutatis mutandis, para o
Principio de Ndo-maleficéncia. Porém, no caso
especifico dos portadores de DDL, os atos de pro-
teger e de beneficiar sio muito préximos, uma
vez que os primeiros podem ser vistos como uma
forma de beneficiar suscetiveis e vulnerados, em-
bora se possa beneficiar alguém que nao tenha a
necessidade de ser protegido.

De fato, o Principio de Prote¢ao tem uma
proximidade conceitual com o Principio da
Eqtiidade, segundo o qual os individuos sao
diferentes entre si e, portanto, merecem trata-
mento diferenciado que elimine (ou reduza) a
desigualdade. O Principio de Eqiiidade refere-
se, assim, a uma concepg¢do compensatdria de
justica, aplicada a desigualdade de fato, visando
elimina-la. Em outros termos, o critério para a
justica na desigualdade é aquele assumido pela
concepcao de justica que considera que o tra-
tamento desigual € justo quando é benéfico ao
individuo mais carente 19. A protecao dos susce-
tiveis e vulnerados, como sdo os portadores de
DDL, é um desses casos.

Mas haveria, também, alguns argumentos
contrdrios ao Estado assumir determinados
tratamentos, especialmente se considerarmos
os custos crescentes e a finitude e caréncia de
recursos da Unido, e sua apropriada ou justa
alocacdo. O principal argumento € de tipo uti-



litarista, segundo o qual seria antiético investir
somas substanciosas de recursos para condices
raras e para poucos: custos elevados benefician-
do um pequeno nimero de pacientes, ndo maxi-
mizando os beneficios para a sociedade 17. Isso
se aplicaria, em particular, as sociedades ditas
em desenvolvimento, em que existem proble-
mas igualmente graves que atingem um nimero
maior de pessoas, como, por exemplo, as doen-
¢as tropicais, também conhecidas como doencgas
negligenciadas.

Outro argumento seria aquele do enfraque-
cimento do poder dos Estados Nacionais frente
auma rede difusa de poderes dominada pelo ca-
pital financeiro e o mercado, ambos de caréter
transnacional, que os torna voldteis e incontro-
laveis 22. Ademais, a crescente pressao da indus-
tria farmacéutica transnacional sobre os Estados,
gerando diversos conflitos de interesse, deve ser
enfrentada por um Estado capaz de avaliar prag-
maticamente a eficdcia/efetividade das novas
medicagdes, promovendo politicas assistenciais
e de protecao efetivas.

Criticos da equacao finitude/escassez/prio-
rizacdo lembram que o acesso aos cuidados a
sauide é um direito constitucional, havendo uma
obrigacdo dos responsdveis por politicas publi-
cas, eleitos pelos cidaddos para representar seus
interesses e direitos, de prover os meios adequa-
dos para satisfazer as necessidades de satide 14.
E, mesmo que se admita a pertinéncia do argu-
mento da escassez de recursos, ela ndo poderia
ser priorizada, porque nao se poderia atribuir um
valor a vida, ou a sua qualidade, razao pela qual a
comparacao seria ilegitima (Oshickle, 1998, apud
Schramm 14).

Conclusdes

Pelo exposto, existem argumentos favordveis e
contrarios a assisténcia sanitdria a doencas ge-
néticas raras, mas, como tentamos mostrar pe-
la aplicacao do principio bioético de protecado
nas situacoes de populagdes de suscetiveis e
vulnerados, justificam-se politicas focais que os
privilegiam em face da populacao meramente
vulnerdvel. Entretanto, a prioridade 1éxica atri-
buida, neste caso, a eqiiidade levanta uma série
de problemas, sendo o principal aquele referente
ao principio da universalidade, que parece ser
contradito no caso da focalizacdo. Vimos tam-
bém que o préprio principio de justica pode ser
entendido ndo como uma genérica e abstrata
igualdade, mas como eqiiidade, que implica poli-
ticas compensatdrias que privilegiam suscetiveis
e vulnerados para se chegar pelo menos a uma
reducao da desigualdade prévia. No caso dos
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portadores de DDL, os principios de protecdo e
de eqiiidade implicam a inclusdo de drogas 6rfas
na lista de medicamentos excepcionais, median-
te elaboracdo de protocolos clinicos e diretrizes
terapéuticas, periodicamente revisados.

Quais seriam as outras opgoes? Negar o tra-
tamento? Reduzir as doses? Limitar o acesso?
Firmar parcerias com fundos de financiamento?
Desenvolver tecnologias que permitam a produ-
¢ao interna, com conseqiiente reducao dos cus-
tos para o fornecimento desses medicamentos
ao usudrio do SUS, seria factivel? Esta tiltima pro-
posta, no entanto, poderd tornar-se um grande
desafio, tendo em vista o alto custo de desenvol-
vimento e implantacao desta biotecnologia.

A participagdo do Estado na oferta e na ad-
ministracdo do acesso a populacao portadora
de doencas de depdsito lisossémico a medica-
¢oes que mostrem efetividade no seu controle,
sem duvida faz parte de uma sistemadtica de as-
sisténcia em doencas genéticas da qual o mes-
mo nao deve isentar-se, caso contrdrio estaria
desrespeitando seus preceitos constitucionais
e pondo em risco sua credibilidade. Neste con-
texto, trazemos a luz uma discussao maior, nao
somente acerca de questdes de assisténcia tera-
péutica — de ordem de prevencao tercidria das
doencas genéticas —, mas questoes, também, de
abordagem da assisténcia primadria e secunddria
de tais doencas.

Tais discussdes mostram de forma premente
e clara a necessidade de colaboracdo entre pro-
fissionais da Genética e da Satde Publica, numa
abordagem diferente da observada no século XIX
e inicio do século XX, na qual prdticas eugenicis-
tas e daninhas foram amplamente aplicadas nas
sociedades européias e americanas. Certamente,
questdes como eugenia, reducionismo e deter-
minismo genéticos, alocagdo de recursos, discri-
minacao, demandas comerciais, compreensao
e educacdo dos distirbios genéticos deverao
pertencer a pauta Unica de discussdo partilhada
por bioeticistas, geneticistas e profissionais da
sauide publica, conforme recentemente relatado
acerca da abordagem multidisciplinar na com-
preensao, prevencao e tratamento de algumas
doencgas complexas como diabetes, deméncia,
cardiopatia congénita e cancer 24. Para tanto,
as autoridades devem assumir, para o cuidado
com a saude das populacdes suscetiveis e vul-
neradas, programas de satde coletiva em que se
inclua a implantacdo de redes estruturadas de
servicos de Genética Médica e Aconselhamento,
atualmente extremamente restritos em termos
de quantidade, distribui¢do geografica (concen-
trados no eixo sul-sudeste) e oferta de servicos,
com conseqiiente limitacao grave ao acesso pela
populacao 25.
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Neste contexto, estratégias para prevencao
de novos casos devem ser discutidas, conside-
rando ser a prevencdo uma das possibilidades
de estabilizacdo dos custos crescentes dos tra-
tamentos. Por sua vez, problemas éticos como o
acesso a privacidade dos portadores de doencas
genéticas e a possivel interferéncia no exercicio
da autonomia do cidaddo com relacao a ques-
toes de diagndstico pré-natal, interrupcao de
gestacao e estigmatizacoes deverao ser aborda-
dos 26.

Em particular, formas de transferéncia de
responsabilidade devem ser discutidas, como a
promocao de parcerias publico-privado via par-
ticipagdo dos seguros-satide ou de fundacoes.
De fato, na falta de atuacao satisfatoria do Esta-
do, como no caso das doencas 6rfas, hd parcelas
sociais que lutam para assumir a responsabi-
lidade de proteger os suscetiveis e vulnerados:
a saude publica em interacdao com a Genética
Médica; a sociedade civil e os grupos de auto-
ajuda. No entanto, mesmo que o Estado nao
assuma inteiramente a realizacdo das praticas
em saudde e, portanto, seu papel protetor, seria
inconcebivel que nao houvesse ao menos uma
fiscalizacao eficiente por parte do governo cen-
tral 19. Em relacdo ao papel da sociedade civil e
aos grupos de auto-ajuda, observou-se que na
inclusdo de medicamentos na lista padroniza-
da e a conseqiliente compra de farmacos pelo
governo, a participacdo das associacdes foi e
tem sido essencial, a exemplo do ocorrido com
a doenca de Gaucher. Por conseguinte, a parti-
cipacao de associacoes de pais e pacientes por-
tadores de doencgas genéticas, nas discussoes
sobre a formulacdo e implementacao de politi-
cas referentes aos medicamentos excepcionais,
deve ser estimulada, de acordo com os préprios

Cad. Satde Publica, Rio de Janeiro, 25(6):1276-1284, jun, 2009

principios do SUS, do controle e da participacao
social.

Por sua vez, a criacdo de fundos de financia-
mento de tratamento para pacientes com doen-
¢as raras, valendo-se de ensaios clinicos, pode
ser justificada em nome do interesse do avango
cientifico e da promocdo da satide, bem como a
manutenc¢do de comissoes dedicadas a tarefas
especificas como a continua revisao de critérios
metodolégicos de avaliacao da efetividade das
medicagdes, que estdao sendo paulatinamente
ofertadas pelos laboratérios. Ademais, dado o
numero amostral de pacientes ser muito peque-
no (por conta da raridade da condic3o e dificul-
dade diagndstica) e a demanda de avaliacoes
ser em curto prazo — pelo cardter progressivo da
doenga —, estas comissdes se mostram necessa-
rias. Com efeito, pesquisas tém mostrado o be-
neficio das medicagdes para algumas das DDL,
especialmente se tratadas precocemente ou
voltadas para grupos especificos destes pacien-
tes 27,28, Além disto, critérios clinicos de inclusao
e exclusao de pacientes ao tratamento também
devem ser definidos e continuamente revistos,
visto que as medicacdes disponiveis ndo tém
apresentado reducao favoravel dos danos neu-
rolégicos jd instalados nos casos das formas
neuronopdticas de algumas das DDL 29.

Todavia, essas sdo medidas coadjuvantes,
que podem servir para compensar as caréncias
na atuacdo do Estado, de acordo com os princi-
pios norteadores do SUS.

O aprofundamento de tais questoes sem du-
vida trard a baila discussoes que andam ador-
mecidas no ambito politico brasileiro e, conse-
qlientemente, esquecidas do ponto de vista as-
sistencial, prejudicando a satide e o bem-estar de
intimeros brasileiros.



Resumo

Este trabalho tem como objetivo discutir a moralida-
de do financiamento ptiblico das drogas orfas, de al-
tissimo custo, para o tratamento de doengas genéticas
raras, utilizando as ferramentas da Bioética, em espe-
cial o principio da protegao, aplicdvel a individuos e
populagoes vulneradas. Com base neste principio, e
considerando o contexto normativo constituido pelo
Sistema Unico de Satide (SUS), argumenta-se sobre a
obrigagdo moral do Estado de prover politicas piibli-
cas que assistam ao individuo portador de uma doen-
ca genética — como a de depdsito lisossomico — e que
pode, portanto, ser considerado, “vulnerado”, bem co-
mo sdo sugeridas medidas que possam implementar
e dar sustentabilidade a tais politicas com énfase em
questoes de alocagdo de recursos, focalizagdo e equa-
nimidade.

Doengas por Armazenamento dos Lisossomos; Medica-
mentos Excepcionais; Bioética
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