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COMEMORAGAO DIA MUNDIAL DAS DOENCAS RARAS - 2013

Senador Eduardo Matarazzo Suplicy

Tenho me aproximado muito da discusséo de politicas publicas e
da conscientizagdo social necessaria para a tematica relativa as pessoas
com doengas raras por influéncia direta do Instituto Baresi, de Sdo Paulo,
coordenado por Adriana de Abreu Magalhdes Dias e Marcelo Higa. Em
Brasilia, dialogo com frequéncia sobre as questbes que envolvem as
doengas raras com Rogério Lima Barbosa, presidente da Associacdo Maria
Vitéria.

Fruto da sensibilizagéo recebida do Instituto Baresi, apresentei
trés matérias legislativas sobre as doencas raras. A primeira delas é o
Projeto de Lei do Senado (PLS) n® 159, de abril de 2011, que institui o ultimo
dia do més de fevereiro como o Dia Nacional de Doencgas Raras. Esta
proposi¢do encontra-se na Comissido de Educacdo do Senado Federal,
aguardando que o seu presidente marque uma audiéncia publica para

instrugéo do projeto.

A segunda proposta, apresentada em novembro de 2011, é o
Projeto de Lei do Senado n® 711, que institui a Politica Nacional de Protecédo
aos Direitos da Pessoa com Doenca Rara. Essa matéria foi distribuida para
analise da Comisséo de Assuntos Sociais (CAS) e da Comissao de Direitos
Humanos e Legislagédo Participativa (CDH), sendo terminativa nesta ultima,
ou seja, nao tera necessariamente que passar pelo Plenario do Senado para

ser enviado a andlise da Camara dos Deputados. O PLS 711/2011,
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encontra-se com o relator designado pela CAS, o senador Paulo Bauer,
desde 29/Mar/2012.

A terceira matéria € o Projeto de Lei do Senado n® 231, de agosto
de 2011, que cria o Fundo Nacional de Pesquisa para Doencas Raras e
Negligenciadas. Este projeto foi distribuido para a instrucdo de trés
comissoes do Senado: Comissdo de Ciéncia e Tecnologia, Comissdo de
Assuntos Sociais e Comissdo de Assuntos Econdmicos, sendo terminativo
nesta ultima. No momento, a propositura, que ja teve parecer pela aprovagéo
na forma de uma emenda substitutiva da Comisséo de Ciéncia e Tecnologia,
encontra-se na Comissdo de Assuntos Sociais, aguardando designacédo de

relator.

E interessante destacar que uma doenga rara € uma patologia
que ocorre com pouca frequéncia no geral da populacdo. Para ser
considerada rara, cada doenca especifica ndo pode afetar mais de um
ntimero limitado de pessoas de toda a populagdo. Na Europa, a definicdo
para doengas raras abarca as que atingem um em cada dois mil cidad&os
(Regulamento CE sobre Medicamentos Orfdos). Nos EUA, séo consideradas
raras as doengas que atingem menos de duzentos mil individuos. No Japdo,
a defini¢do juridica de uma doenga rara é a que afeta menos de cinquenta

mil pacientes no pais, ou cerca de uma em duas mil e quinhentas pessoas.

Individualmente, cada uma das patologias tidas como raras
compromete menos de uma em cada duas pessoas, mas é preciso salientar:
ha mais de cinco mil doengas raras identificadas. A etiologia das doencgas
raras € diversificada: a grande maioria delas & de origem genética (80%),
mas doengas degenerativas, autoimunes, infecciosas e oncoldgicas também
podem origina-las. Apesar das dificuldades causadas pelas doencas raras.

inlmeras pessoas com essas doengas prestaram e prestam grandes
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contribuigbes para a humanidade. Como exemplo, cito o Presidente John
Fitzgerald Kennedy, com a doenga de Crohns, o fisico Stephen Hawkings,
com esclerose lateral amiotréfica, o musico Seal, com IUpus infantil, o ator
Michael J. Fox, com a doencga de Huntingtons, o medalhista olimpico Doug
Herland, com osteogénese imperfecta e a aviadora Jessica Cox que, por

uma doenca congénita, nasceu sem os bragos.

As sequelas causadas pelas doengas raras sdo responsaveis
pelo surgimento de cerca de 30% das deficiéncias (que pode ser fisica,
auditiva, visual, cognitiva, comportamental ou multipla, a depender de cada
patologia). A dificuldade no tratamento meédico comega na falta de um
mapeamento nacional dessas pessoas. A baixa incidéncia das doencas
raras no Brasil, quando comparada com outros paises, leva a suspeita de
que muitos casos simplesmente ndo sdo diagnosticados, em especial em
regides historicamente nao incluidas, como a Norte e a Nordeste. Dados
internacionais apontam que a mortalidade infantil entre pessoas com
doencas raras chega a 30% em paises desenvolvidos. Este percentual pode
ser ainda mais alto no Brasil, uma vez que essas criangas nao recebem o
tratamento adequado. Dados concretos embasariam o desenvolvimento de

uma abordagem coerente das necessidades desta parcela da populacéo.

Estudos recentes efetuados pela EURORDIS, organizacédo que
auxilia pessoas com doengas raras na Unido Europeia (EU), comparou
dados de oito doengas raras em dezessete paises europeus, (hnum universo
de seis mil doentes e familiares), mostrando que 25% dos doentes inquiridos
esperou de 5 a 30 anos entre o aparecimento dos sintomas iniciais e o
diagnostico definitivo. Estima-se que, no Brasil, a dificuldade de diagnéstico

e tratamento seja ainda maior.
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Tanto o diagnéstico quanto o tratamento séo dificultados pela
falta de conhecimento sobre essas doencgas e de protocolos de atendimento
especificos. Faltam, ainda, profissionais especializados, capazes de
entender as implicagdes dos tratamentos em um corpo com caracteristicas
especiais. Isto leva ao agravamento de sintomas e sequelas. Muitas vezes,
as pessoas com doencgas raras ou as associagdes que as congregam é que
sdo responsaveis por localizar e traduzir as pesquisas mais recentes sobre

sua patologia, encaminhando-as para seus médicos.

As pessoas com doengas raras enfrentam gigantescas
dificuldades sociais, cujas barreiras sdo muitas vezes intransponiveis. O
preconceito contra os sintomas fisicos pouco comuns dessas patologias é
frequente, assim como a visdo assistencialista que considera estes
individuos um peso para a sociedade e ndo uma parte integrante dela.
Muitos acabam isolados socialmente, devido a falta de estrutura adequada a
suas necessidades especificas em escolas, universidades, locais de trabalho
e centros de lazer. A grande maioria das pessoas com doencas raras néo

tém acesso as condi¢des necessarias para atingir seu pleno potencial.

Para aprofundar o estudo dessas questbes e estabelecer, em
melhores condi¢ées, a cidadania das pessoas com doengas raras é preciso
contempla-las em todas as discussdes a respeito de suas necessidades. Foi
com este grande objetivo em mente que apresentei o projeto de lei que
estabelece o Dia Nacional de Doencas Raras, a ser comemorado, como em

todo o mundo, no Ultimo dia do més de fevereiro.

Apesar dos recentes avancos cientificos e tecnologicos, as
doengas infecciosas continuam a afetar desproporcionalmente as

populagbes pobres e marginalizadas.
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Contribui para isso um fendémeno denominado “desequilibrio
10/90" (The 10/90 Gap, em inglés), pelo qual, conforme o Global Forum for
Health Research, menos de dez por cento dos gastos mundiais com
pesquisa em salde séo dedicados a doengas e condigbes morbidas que

representam noventa por cento da carga global de doencas.

Essa “falha de mercado” caracteriza-se por uma situagdo em que
o setor privado investe quase exclusivamente em remédios para o mundo
rico e desenvolvido, que serédo vendaveis e lucrativos. Como resultado dessa
exiguidade de recursos destinados a pesquisa em salde, relacionada com
as doencas da pobreza, proliferam as assim denominadas “doencas
negligenciadas”, virtualmente ignoradas em termos do desenvolvimento de

medicamentos.

As doengas negligenciadas, tais como dengue, doenca de
Chagas, esquistossomose, hanseniase, leishmaniose, filariose, oncocercose,
malaria, tuberculose e tracoma, entre outras, estdo associadas a situacbées
de pobreza, a precarias condigbées de vida e as iniquidades em satde, ou

seja, as desigualdades injustas, desnecessarias e evitaveis.

Apesar de serem responsaveis por quase metade da carga de
doenga nos paises em desenvolvimento, os investimentos em pesquisa e
desenvolvimento tradicionalmente n&o priorizaram essa area. O Brasil,
felizmente, & uma excegédo a essa regra, em face de ja ser considerado um

lider mundial em pesquisas sobre doengas negligenciadas.

As agbes iniciais do Ministério da Satide com relagéo as doencas
negligenciadas foram langadas em 2003, com o primeiro edital tematico em
tuberculose, seguido pelos editais de dengue (2004) e hanseniase (2005).

Em 2006, implantou o Programa de Pesquisa e Desenvolvimento em
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Doencas Negligenciadas e financiou 82 pesquisas, com um investimento

total de 22,3 milhdes de reais.

Em 2008, financiou 58 projetos, mediante investimento conjunto
com o Ministério da Ciéncia e Tecnologia e apoio administrativo do Conselho
Nacional de Desenvolvimento Cientifico e Tecnoldgico (CNPq) de 17 milhées

de reais, perfazendo um total de 39,3 milhées de reais.

Em 2012, anunciou a criagdo de uma Rede de Pesquisa em
Doencas Negligenciadas, com financiamento de vinte milhées de reais.
Esses sdo apenas alguns exemplos de iniciativas governamentais nessa

area.

No caso das doengas raras, acontece situacdo parecida com a
das doengas negligenciadas, pois a deciséo das industrias farmacéuticas de
investir na pesquisa e na comercializagdo de produtos é largamente
influenciada pela demanda e, principalmente, pelo mercado potencial. Com
base nesse raciocinio, a industria concentra a sua produgcdo em
determinadas linhas de produtos, retirando do mercado drogas de pouco
consumo, utilizadas em doencgas raras, de baixo retorno financeiro ou de
preco controlado pelo governo — por ser o maior comprador —, tal como

acontece com determinadas doengas endémicas.

Drogas orfas sdo medicamentos usados para o diagnostico,
prevencgao e tratamento das doencgas raras. Para que um medicamento seja
considerado orfado, sdo ulilizados critérios epidemioldégicos — baixa
prevaléncia ou incidéncia da doenga em uma determinada populagéo —, e

econdmicos — presuncao de ndo-rentabilidade do medicamento.

O incremento de investimentos em doencas negligenciadas no

Brasil, em face aos sucessos ja obtidos, exige, agora, a instituicdo de
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mecanismos de financiamento mais perenes, que também contemplem as
doencas raras. Nesse sentido, a criagdo do Fundo Nacional de Pesquisa
para Doencas Raras e Negligenciadas (FNPDRN), proposto pelo Projeto de
Lei do Senado n® 231, de 2012, pode significar um importante avango com
vistas a ampliar o financiamento e, consequentemente, o escopo das agdes

de pesquisa nessa area.

O Fundo proposto funcionara sob as formas de apoio a fundo
perdido ou de empréstimos reembolsaveis. As fontes de recursos incluem
doagdbes, sendo permitidas doagdes para pesquisa de doenga especifica;
subvencbes e auxilios de entidades de qualquer natureza, inclusive de
organismos internacionais; e reembolso das operagbes de empréstimo
realizadas por meio do Fundo, a titulo de financiamento reembolsavel.

Ademais, contara com recursos orgamentarios anuais de R$ 50 milhdes.

Com essas ideias, finalizo a minha fala, cumprimentando a
Camara dos Deputados e, principalmente, o deputado Romario pela
realizagéo deste seminario em comemoragao ao Dia Mundial das Doencas
Raras e a Associagdo Maria Vitoria pelo apoio ao evento. Avalio que
devemos, todos nods, prosseguir nessa luta para fazer valer, para as pessoas
com doencas raras, o principio constitucional que assegura o direito a satde

para todos.



