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APRESENTACAO

Esta tese resulta de um percurso académico e profissional desenvolvido na area da satde,
no qual questdes relacionadas a equidade, ao acesso e a organizagao dos sistemas de satide

sempre estiveram presentes.

Atuo como assessora juridica na area da satide ha mais de 20 anos, experiéncia que me
permitiu acompanhar, de forma proxima, os desafios envolvidos na tomada de decisdes
em contextos de escassez de recursos, judicializagdo e demandas por acesso a tecnologias

em saude.

O interesse pela bioética teve inicio ainda na graduacao em Direito, em 1999, quando da
definicdo do tema da monografia. Desde entdo, esse campo passou a integrar de forma
continua minha trajetoria académica, tendo sido aprofundado posteriormente no Mestrado

em Bioética e, agora, no Doutorado.

Ao longo desse percurso, tornou-se cada vez mais evidente a complexidade envolvida nas
decisdes sobre incorporagdo de tecnologias, especialmente quando essas decisdes dizem

respeito a populagdes em situacdo de maior vulnerabilidade.

Ao longo dessa trajetoria, tornou-se cada vez mais evidente a complexidade envolvida
nas decisdes sobre incorporacdo de tecnologias, especialmente quando essas decisdes

dizem respeito a populagdes em situa¢do de maior vulnerabilidade.

O interesse pelo tema das doengas raras emerge, nesse contexto, ndo apenas pela
especificidade clinica dessas condigdes, mas, sobretudo, pelos desafios éticos, sociais e
institucionais que elas colocam aos sistemas de saude. A baixa prevaléncia, a incerteza
clinica, os elevados custos das tecnologias e a intensa mobilizagdo de pacientes e
familiares configuram um cendrio singular, no qual as decisdes publicas assumem

contornos particularmente sensiveis.



Ao aproximar-se do campo da Avaliacdo de Tecnologias em Saude (ATS), este trabalho
buscou compreender como esses elementos se articulam no processo decisorio brasileiro,
especialmente no ambito da Comissao Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no
Sistema Unico de Saade (CONITEC). Nesse percurso, tornou-se central a necessidade de
ir além de uma andlise estritamente técnica ou econdmica, incorporando também
dimensdes sociais e éticas frequentemente menos visiveis nos modelos tradicionais de

avaliacdo.

E nesse ponto que a bioética, especialmente em sua vertente voltada a protecdo e a
equidade, se apresenta como um referencial importante. A partir dela, as vulnerabilidades
deixam de ser compreendidas apenas como caracteristicas clinicas ou individuais,
passando a ser interpretadas como expressdes de desigualdades estruturais que demandam

aten¢do no processo de tomada de decisdo.

Assim, esta tese propde uma analise das decisdes da CONITEC em doencgas raras,
buscando compreender em que medida as contribui¢des oriundas da participagao social e
as vulnerabilidades dos pacientes influenciam — ou ndo — as decisoes finais. Mais do
que oferecer respostas definitivas, o trabalho pretende contribuir para o debate sobre os
limites e as possibilidades da incorporacdo da equidade nos processos de avaliagdo de

tecnologias em satde no contexto do SUS.
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RESUMO

Este trabalho investiga as vulnerabilidades e a participacao social nos processos de
Avaliagao de Tecnologias em Satde (ATS) conduzidos pela Comissdao Nacional de
Incorporagio de Tecnologias no Sistema Unico de Saude (CONITEC), com foco nas
doengas raras. Foram analisados 83 relatdrios técnicos produzidos entre 2015 e 2024, por
meio de uma pesquisa qualitativa baseada em andlise documental, organizagdo
sistematica de dados ¢ analise de conteido das contribui¢des recebidas em consultas
publicas, interpretadas a luz da perspectiva Ciéncia, Tecnologia e Sociedade (CTS) e da
bioética. Os resultados revelaram que as vulnerabilidades dos pacientes e familiares se
manifestam em multiplas dimensdes — fisicas, emocionais, sociais, economicas e de
acesso — e emergem como argumentos frequentes nas contribuicdes das consultas
publicas. A anélise demonstrou que tais vulnerabilidades exercem influéncia real, porém
nao determinante, na mudanca das decisdes preliminares: elas fortalecem a legitimidade
social do processo e qualificam a compreensdo do contexto da doenca, mas modificam
recomendacdes somente quando articuladas a novos dados clinicos, redugao de incertezas
metodoldgicas ou negociacdes de prego que tornem a tecnologia viadvel ao sistema.
Assim, os fatores econdmicos e a robustez das evidéncias cientificas permanecem como
elementos centrais da decisdo, enquanto as vulnerabilidades atuam como componentes
interpretativos que ampliam a sensibilidade ética, mas ndo operam como critérios
autonomos. Conclui-se que, embora a participacdo social da CONITEC tenha evoluido,
ainda hé desafios quanto a efetividade das contribuicdes e a consideragdo sistematica da
equidade. A tese contribui para o campo CTS ao problematizar a construcao social das
decisdes em saude e ao reforcar a necessidade de integrar principios bioéticos para o

fortalecimento de politicas voltadas as doengas raras.

Palavras-chave: doengas raras; CONITEC; Avaliacio de Tecnologias em Saude;

bioética; vulnerabilidades, participagdo social.



ABSTRACT

This dissertation examines vulnerabilities and public participation in Health Technology
Assessment (HTA) processes conducted by the National Committee for Health
Technology Incorporation (CONITEC) in the Brazilian Unified Health System (SUS),
with emphasis on rare diseases. A total of 83 technical reports issued between 2015 and
2024 were analyzed using a qualitative approach based on documentary analysis,
systematic organization of data, and content analysis of contributions submitted during
public consultations. The findings, interpreted through the lenses of Science, Technology
and Society (STS) studies and bioethics, reveal that the vulnerabilities of patients and
family members emerge in multiple dimensions—physical, emotional, social, economic,
and related to access barriers—and appear frequently within public consultation inputs.
The analysis shows that such vulnerabilities exert a real but not decisive influence on the
modification of preliminary recommendations: they enhance the social legitimacy of the
process and enrich the understanding of the disease context, but only lead to
recommendation changes when aligned with additional clinical evidence, reduced
methodological uncertainty, or economic negotiations that make the technology viable
for the health system. Thus, economic considerations and the robustness of scientific
evidence remain the central determinants of decision-making, whereas vulnerabilities
function as interpretive and ethical elements that expand moral sensitivity but do not
operate as autonomous criteria. The study concludes that, although public participation
within CONITEC has advanced, challenges remain regarding the effectiveness of
contributions and the systematic consideration of equity. This dissertation contributes to
the STS field by problematizing the social construction of health technology decisions
and by reinforcing the need to integrate bioethical principles into policies for rare

diseases.

Keywords: rare diseases; CONITEC; Assessment of Health Technologies; bioethics;

vulnerabilities, public participation.
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1. INTRODUCAO

Nos anos 70 ganharam destaque dois campos do conhecimento, que foram
fundamentais para fortalecer a evidéncia cientifica no exercicio da Medicina e na gestao
da satde, que foram a Medicina Baseada em Evidéncias (MBE) e a Avaliagdo de
Tecnologias em Satude (ATS) (CASTRO e ELIAS, 2018). Ao final dos anos 1970, a ATS
foi reconhecida nos paises desenvolvidos da Europa Ocidental como pratica cientifica e
tecnologica nos sistemas de satide, com foco em medicamentos, materiais € equipamentos
(NOVAES e SOAREZ, 2020). Historicamente, a ATS teve trés fases de expansdo e
difusdo: fortalecendo-se como area do conhecimento cientifico no periodo de 1978 a
1987; legitimando-se nas politicas de saude no periodo de 1988 a 2002; e
institucionalizando-se internacionalmente no periodo de 2003 a 2013 (NOVAES e
SOAREZ, 2020). A consolidagio da ATS como pratica cientifica e tecnoldgica ocorreu
nos paises desenvolvidos da Europa, América do Norte e na Australia. A partir da metade
dos anos 1990, os sistemas de satde dos paises em desenvolvimento adotaram a ATS em
seus processos de decisdo para incorporagdo de tecnologias (NOVAES e SOAREZ,
2019).

Nas ultimas décadas, a avaliacdo de tecnologias em saude (ATS) ganhou
visibilidade e se disseminou em varios paises como produ¢do de conhecimento e politica
de saude, vindo a se consolidar como pratica cientifica e tecnologica (NOVAES e
SOAREZ, 2016). No mesmo sentido, Yuba (2018) explica que o setor de satude se
expandiu mediante as mudangas nas necessidades e demandas de saude e, sobretudo,
devido a inovagao tecnologica, o que culminou no desenvolvimento na area de Avaliagao
de Tecnologias em Satde (ATS) que, progressivamente, foi ampliando seu escopo para
além de campo de conhecimento, vindo a implantar praticas destinadas a politicas de
saude.

Pela MBE, compreende-se que a Medicina deve se basear em publicacdes
cientificas e ndo em intui¢do e experiéncias pessoais. A ATS tem o papel de subsidiar
decisdes sobre incorporagdo e financiamento de tecnologias em sistemas de saude, a partir
de evidéncias cientificas (CASTRO e ELIAS, 2018). Segundo Facey et al. (2010), a ATS
¢ uma avaliagdo de carater multidisciplinar sobre o uso de uma tecnologia de saude, no

que tange as consequéncias previsiveis, intencionais ou ndo intencionais. A ATS tem por
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fim assessorar a gestdo em saude, no que tange a tomada de decisdes acerca da
incorporagdo de novas tecnologias, prezando pela coeréncia, racionalidade e efetividade,
e adotando uma abordagem politica responsavel (LIMA et al., 2019).

O primeiro evento no Brasil, voltado formalmente para a ATS, foi realizado em
1983, no formato de semindrio internacional promovido pela Organizacdo Pan-
Americana de Saude (LIMA et al., 2019). O tema ATS trilhou um percurso longo até
chegar ao sistema vigente. Em 2000, foi criado o Departamento de Ciéncia e Tecnologia
do Ministério da Satude (DECIT), em 2003 foram formados o Conselho de Ciéncia,
Tecnologia e Inovacdo do Ministério da Satde e o Grupo de Trabalho Permanente de
Avaliacdo de Tecnologias em Saude, em 2005 vieram a Politica Nacional em Ciéncia,
Tecnologia e Inovacdo em Satde e a Comissdo para elaboragdo de Proposta para a
Politica Nacional de Gestao de Tecnologias em Saude (PNGTS) (LIMA et al., 2019).

Somente em 2006, o Brasil passou a fazer parte da Rede Internacional de Agéncias
de ATS, por intermédio do DECIT. Nesse mesmo ano, foi criada a Comissdo para
Incorporagdo de Tecnologias do Ministério da Satide — Citec. Em 2009 foi instituida a
PNGTS, por meio da Portaria n® 2.690, que foi publicada em 2010 pelo Ministério da
Satde (LIMA et al., 2019). Em 2011 foi instituida a Rede Brasileira de Avaliagcdo de
Tecnologias em Saude (Rebrats), por meio da Portaria n® 2.915. Também nesse ano, foi
alterada a Lei n® 8.080 com a publicacdo da Lein® 12.401, que incluiu a previsao explicita
sobre a incorporagdo de tecnologias no Sistema Unico de Saude (SUS) e inovou com a
previsdo de participagao da sociedade mediante representantes do Conselho Nacional de
Satde (CNS), nos processos de avaliacdo. Além disso, incluiu dispositivo prevendo a
obrigatoriedade de consulta publica e audiéncia ptblica dentre os procedimentos (LIMA
et al., 2019).

No Brasil, o marco legal da ATS no SUS ¢ a Lei 12.401/2011, que instituiu a
Comissdo Nacional de Incorporagio de Tecnologias no Sistema Unico de Saade -
CONITEC, como 6rgdo assessor do Ministério da Saude (LIMA et al., 2019). A Lei
12.401, enfim, trouxe defini¢des de critérios e prazos, além de inovacdes no processo de
ATS e, sobretudo, criou a CONITEC, que substituiu a Citec (LIMA et al., 2019). Essa
trajetoria de desenvolvimento e implementagdo da ATS no Brasil € apresentada por
Novaes e Sodrez (2020), de onde sdo extraidos os principais fatos que compdem a

seguinte linha do tempo:
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Figura 1 — Linha do tempo da ATS no Brasil

2004
(Criagdo do
Departamento de 2011
Ciéncia e (Lei 12.401/11 -
Tecnologia (DECIT) Marco Legal da ATS
Anos 70 do Ministério da no SUS e criagdo da
(ATS como prética Salde para Comissdo Nacional
cientidica e disseminagdo das de Incorporagdo de
tenolégica nos agoes de ATS no Tecnologias no SUS
sistemas de saude SuUS (CONITEC)
final dos anos 80 2010
(ensino e pesquisa (24 Nucleos de
em ATS nas Avaliagdo de
universidades) Tecnologia em

Saude (NATS) em
hospitais de ensino
do pais

Fonte: elaborado pela autora (2025)

Nos ultimos anos, diversas publica¢des destacam que a participagdo de pacientes
e usuarios de tecnologias pode contribuir, mediante suas perspectivas e experiéncias, com
a democratizag¢do das decisoes em processos de ATS (CASTRO e ELIAS, 2018). A OMS
definiu em 1948 uma perspectiva de participagdo cidada na area da satude, oferecendo
uma perspectiva ampliada para paciente ¢ doenca (GRACIA-PEREZ e GIL-LACRUZ,
2019). Os marcos internacionais mais importantes da evolugdo da participagdo cidada na
area da saude sdao: a Declaracdo Universal dos Direitos Humanos (1948); o Pacto
Internacional sobre Direitos Civis e Politicos (1966); a Conferéncia Internacional de
Alma Ata (1978); a Carta de Ottawa em 1986; a Conferéncia de Liubliana realizada pela
OMS em 1996, que deu origem a Carta de Liubliana sobre a Reforma dos Cuidados de
Satde na Europa (GRACIA-PEREZ e GIL-LACRUZ, 2019). Nos anos 90, percebe-se 0
papel secundario ou subestimado das abordagens sociais acerca da perspectiva do
publico. Nos anos 2000, o cendrio comeca a mudar a partir de propostas de estratégias de
envolvimento do publico advindas das agéncias de ATS, para incluir uma participagao
em diferentes etapas do processo (CASTRO e ELIAS, 2018).

A participagdo popular ou controle social ¢ uma ferramenta de gestao publica, que
permite a democratizagdo e a vocalizagao das demandas sociais por meio de diferentes

sujeitos coletivos (GOMES e ORFAO, 2021). O controle social é a capacidade das classes
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sociais interferirem na gestao publica, de forma a orientar as a¢des do Estado e direcionar
os gastos para o interesse coletivo (SOUZA e HELLER, 2019). A participacao cidada
decorre da democracia representativa e, por meio de mecanismos, garante que a
populagdo participe das atividades politicas e decisdes do Estado, sem fazer parte da
administracdo publica e de forma apartidaria (FREILE-GUTIERREZ, 2014).

Participagdo social ¢ o termo utilizado no Brasil e constitui uma diretriz do
Sistema Unico de Satide (SUS), presente na Constitui¢io Federal (SILVA et al., 2019).
E a participagdo da populagdo, por meio de sua representatividade em instancias
colegiadas de gestio do Sistema Unico de Satde (SUS), quanto & definigdo, execugdo,
acompanhamento de a¢des do Estado (GOMES e ORFAO, 2021). O controle social no
SUS tem seu marco legal instituido pela Constituicado Federal de 1988, precedido pela
propria criagdo do SUS e Reforma Sanitaria (PEREIRA et al., 2019). A Constitui¢ao
Federal de 1988 ¢, portanto, o marco central que institucionalizou a participacdo social
no Brasil (SOUZA e HELLER, 2019). Em 1990, sob influéncia externa, leis
infraconstitucionais consolidaram a participagdo social como direito e dever dos
cidadaos: leis 8.080/90 e 8.142/90 (SOUZA e HELLER, 2019).

Segundo Drummond et al. (2013) ha trés razdes para sustentar a participacao dos
pacientes na ATS: a) os pacientes t€m um conhecimento Unico sobre a tecnologia em
avalia¢do; b) o comportamento do paciente e seus familiares impactam no prognostico da
doenga; c) envolver os pacientes confere mais transparéncia ao processo de ATS e apoio
publico ao financiamento da ATS. A participagdo dos pacientes na ATS agrega
conhecimento Unico ao processo, em razao da experiéncia e vivéncia com determinada
doenca ou tecnologia de satide, capaz de demonstrar situacdes da vida real a partir de uma
visdo Unica sobre o caminho dos cuidados de saude, e impactar julgamentos e decisdes
no processo de ATS (FACEY et al., 2010). A participacdo do paciente ¢ um conceito de
varias dimensdes, que se equipara a outras denominagdes como envolvimento do
paciente, colaboracdo do paciente, parceria do paciente (OLIVEIRA e ELER, 2022). A
evidéncia baseada no paciente ndo ¢ mera informagdo pessoal, mas trata-se de um
conhecimento que apresenta o mesmo valor das evidéncias cientificas e analise
econdmica presentes na ATS, pois fornecem resultados e conclusdes validados por

pesquisas que produzem conhecimento cientifico (OLIVEIRA e ELER, 2022).
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O Health Technology Assessment Internacional (HT A1) elaborou principios que
norteiam a participagdo do paciente na ATS: a) relevancia; b) equidade; c) justiga; d)
legitimidade; €) capacitagdo, os quais dialogam com obrigagdes derivadas do referencial
dos direitos humanos (OLIVEIRA e ELER, 2022). Contudo, segundo Oliveira e Eler
(2022), ndo ha mecanismos para avaliar se os pacientes tiveram as condi¢des adequadas
para a participacdo no processo de ATS, uma vez que sem a capacitagdo dos pacientes, a
participacdo € mero formalismo, ndo sendo capaz de influenciar a decisdao. H4 um
consenso generalizado de que as evidéncias colhidas nas percepcdes € opinides dos
pacientes sdo meros depoimentos, de cunho pessoal, sem relevancia cientifica. As
evidéncias experienciais dos pacientes requerem diferentes abordagens metodologicas,
de natureza qualitativa, que acabam contrastando com o paradigma quantitativo presente
na ATS (DRUMMOND et al., 2013).

A participagao do paciente no processo de ATS ¢ ainda mais complexo quando se
trata de doencas raras, pois muitas vezes esse paciente ndo ¢ visivel no processo de
comunica¢do com o meio académico e equipe técnica. Diversos fatores fazem com que
as doencas raras sejam negligenciadas pelo meio académico e pelas pesquisas:
dificuldade de recrutar pacientes para estudos clinicos, devido aos pequenos nimeros;
pouco financiamento para essas pesquisas, devido ao pequeno universo e potencial
impacto comercial pos-pesquisa; escolha de abordagens estatisticas (ROSANELI et al.,
2021).

A Organiza¢do Mundial da Satde (OMS) definiu doenga rara como aquela que
afeta até 65 pessoas em cada 100 mil individuos, ou que a cada 2000 pessoas, 1,3 pessoas
tém a doenca. O Brasil adotou esta defini¢do. J4 os Estados Unidos definem que essas
enfermidades afetam menos de 200.000 pessoas. Para a Unido Europeia, as doencas raras
afetam menos de 1 pessoa a cada 2000 pessoas (NOVAES; SOAREZ, 2019). No contexto
brasileiro, as politicas publicas para doencas raras foram consolidadas com a publicagdao
da Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doengas Raras, instituida pela
Portaria n°® 199, de 30 de janeiro de 2014, do Ministério da Saude (BRASIL, 2014). Essa
politica estabelece diretrizes para a organizagao e ampliagdo da rede de cuidados,
abrangendo agdes de promogdo, prevencdo, diagnostico, tratamento e reabilitagdo,
integradas entre os niveis de atencdo a satde, no ambito do Sistema Unico de Satde

(SUS). Prevé ainda o incentivo a formagao e capacitacao de profissionais, a realizacdo de
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pesquisas € ao acesso a servigos ¢ medicamentos especializados, articulando-se com
instancias como a Comissao Nacional de Incorporagdao de Tecnologias no SUS
(CONITEC) para a avaliacao de tecnologias de alto custo. Embora represente um avango
no reconhecimento das necessidades desse grupo populacional, sua implementagdo
enfrenta desafios relacionados a infraestrutura, ao financiamento e & incorporagdo de
terapias inovadoras, que frequentemente demandam decisdes complexas e
fundamentadas em critérios técnico-cientificos e éticos (BRASIL, 2014; SANTOS;
PEREIRA, 2020).

Nesse sentido, observa-se que, de janeiro de 1983 a maio de 2010, os EUA, por
meio da Food and Drug Administration (FDA), autorizaram 353 medicamentos 6rfaos
para comercializacdo. Na Europa, de janeiro de 2010 a julho de 2011, foram autorizados
65 medicamentos 6rfios para comercializagio (NOVAES; SOAREZ, 2019). No periodo
de julho de 2012 a junho de 2019, a CONITEC recebeu 60 solicitagdes de incorporagido
de medicamentos referentes ao tratamento de 30 doencas raras, e incorporou 32
medicamentos ao SUS (BIGLIA et al., 2021).

Na tomada de decisdo € necessario considerar aspectos e fatores éticos, € nao
apenas econdmicos, politicos, culturais e legais (FORTES, 2008). O racionamento de
servicos de satude ¢ inerente as politicas publicas, podendo ser implicito ou explicito, com
o fim de restringir procedimentos de cuidados de saude ou, ainda, o acesso aos cuidados
de satde devido aos custos elevados e ndo suportaveis para o sistema e a sociedade
(FORTES, 2008). Um dos critérios éticos para avaliar o que € justo na priorizagdo de
recursos para os cuidados de saude ¢ o utilitarismo, segundo o qual sempre deve ser
escolhida a opcdo que trarda mais beneficios para o maior nimero de pessoas,
maximizando o bem-estar e minimizando o dano e o sofrimento. O justo, portanto, seria
priorizar os cuidados que mais proporcionassem saude ao maior numero de pessoas, tal
como o exemplo da vacinagdo em massa (FORTES, 2008). Segundo Fortes (2008), o
principio ético utilitarista pode se opor ao principio ético da equidade, pois as decisdes
estritamente utilitaristas podem restringir recursos para cuidados mais custosos com baixa
cobertura populacional, como transplantes, medicamentos de alto custo, hemodidlise, por
exemplo. Uma decisdo puramente utilitarista poderia investir mais em Sao Paulo do que
no Maranhdo, uma vez que no primeiro estado hd um contingente maior de pessoas pobres

(FORTES, 2008).
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Para compreender este dilema e refletir sobre alternativas éticas de solugao dos
problemas, a bioética pode contribuir, pois tem a ver com obrigagdes €ticas perante o ser
humano (BARCHIFONTAINE e TRINDADE, 2019). A bioética de intervengao pode
contribuir com a priorizagdo de investimentos na assisténcia a saude das classes sociais
menos favorecidas. Contribui para que as politicas publicas tenham como base a
equidade, visando diminuir as desigualdades (BARCHIFONTAINE e TRINDADE,
2019). Estruturas econdmicas podem perpetuar desigualdades e, por isso, € necessario
intervir para promover saude e corrigir desequilibrios sociais (BARCHIFONTAINE e
TRINDADE, 2019), o que ndo se alcanga sem compreender a equidade. Equidade ¢ um
termo polissémico que, em saude, ¢ compreendido como a aceitagdo das diferengas entre
as pessoas, no que tange as condicdes sociais e sanitdrias, que geram necessidades
diferenciadas. Nao ¢ entendida como igualdade, mas sim como garantir o que cada um
precisa conforme sua necessidade (FORTES, 2008).

Segundo os estudos, no mundo contemporaneo prevalece uma caracteristica
marcante que ¢ o dilema ético sobre a distribuicao de recursos escassos na area da satude,
em que sdo confrontados principios como o individualismo ¢ a solidariedade e, nesse
dilema, a reflexdo bioética pode contribuir com a maximizacao do consenso sobre normas
praticas que envolvem os cuidados de saade (FORTES, 2008). E dificil falar em
principios da bioética, como o da autonomia, quando ndo se tem o basico, que ¢ comida
na mesa. Hé correlagdo entre pobreza e enfermidade, saneamento bésico e acesso aos
servicos de saude. H4 uma escassez no emprego do termo "solidariedade" em bioética,
quando deveria ser destacado, pois estimula o respeito aos direitos humanos
(BARCHIFONTAINE e TRINDADE, 2019).

Ainda que os estudos reforcem que estudar a equidade de direitos € necessario ao
campo cientifico e que a participagdo social precisa ser ampliada, ainda ndo se analisou a
interface entre participagdo social e equidade e, no contexto da ATS, como a equidade
tem sido abordada nos relatorios da CONITEC e sua interface com a participagdo social.
Apesar de a literatura demonstrar que a participacdo do paciente difere da dos outros
interessados, por sofrer impacto direto da tecnologia em sua vida e sobrevivéncia, pouco
se sabe sobre os aspectos €ticos e as dimensdes sociais da participagdo do paciente nos
processos de incorporacdo de tecnologias conduzidos pela CONITEC (CASTRO e
ELIAS, 2018).
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Muito embora estudos recentes mostrem que tanto na Unido Europeia quanto no
Brasil, foram aprovados incentivos para novas terapias para doengas raras, ¢ preciso
ampliar a busca de entendimento das vulnerabilidades que pessoas com doencas raras e
seus familiares passam em sua rotina de vida, bem como estudar o tema sob a perspectiva
da bioética e da psicologia (BROTTO e ROSANELI, 2021). Da mesma forma, muito
embora haja pesquisas confirmando a existéncia de barreiras na comunicagao no contexto
das doengas raras, ainda € preciso compreender as barreiras de comunicacao para esses
pacientes no processo de ATS junto 8 CONITEC. E preciso entender a relevancia de se
aprofundar na reflexdo critica envolvendo as doencas raras e valores como dignidade,
liberdade, autonomia e respeito as especificidades, para que a satde seja ofertada de
forma justa (ROSANELI et al., 2021).

Os estudos pouco abordam as estratégias para garantir participacdo em demandas
de doengas raras e ndo avaliam a qualidade das contribui¢des nos instrumentos existentes
(LIMA et al., 2019). Apesar dos diversos artigos recentes relatarem as dificuldades e
desafios enfrentados pelos pacientes com doengas raras, no que tange a disponibilidade
de tratamentos e incorporacdo de novos medicamentos no SUS, ndo foram encontrados
estudos sobre a influéncia do apoio social nas decisdes da CONITEC e se elas
consideraram o valor social do medicamento para doenca rara, além do valor econémico,
em seus relatorios. Em que pese o apelo de alguns estudos para o didlogo entre os agentes
participantes do processo de ATS, sobretudo envolvendo o paciente, ainda ¢
desconhecido o impacto da participacao social na incorporacao de novos medicamentos
e drogas oOrfas para doengas raras.

Diante da discussdo ora apresentada, questiona-se: em que medida as
vulnerabilidades dos pacientes com doencas raras influenciam a mudanga da decisdo
preliminar para a decisdo final, apds consulta publica, nos processos de Avaliacao de
Tecnologias em Saude (ATS) conduzidos pela CONITEC? Trata-se de um tema relevante
e importante para o campo CTS e para a ATS, uma vez que, apesar da denominagdo
“doengas raras”, ja foram identificadas mais de 7.000 enfermidades dentro dessa
condi¢do, o que representa um numero significativo da populacdo e essas doencas
demandam cuidados especializados e complexos, sendo que 80% sao variaveis de origem
genética (NOVAES e SOAREZ, 2019; ROSANELI et al., 2021). No final de 2013, a

Orphanet tinha em sua base de dados aproximadamente 2500 associa¢des de pacientes
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com doengas especificas (NOVAES e SOAREZ, 2019). Ainda que estudos abordem a
importancia do envolvimento e participagao do paciente na ATS, sobretudo nas demandas
de doengas raras, ainda nao se sabe se os instrumentos existentes no contexto nacional,
ou seja, na CONITEC, sdo suficientes e efetivos para compreender e absorver as
vulnerabilidades dos pacientes com doengas raras e seus familiares, garantindo-lhes
equidade no acesso as novas tecnologias. Muito embora existam estudos que identificam
dilemas €ticos na gestao dos recursos de saude, inclusive no processo de incorporacao de
novos medicamentos no SUS, sobretudo nas demandas de doengas raras, o tema ainda foi

pouco debatido pela perspectiva da bioética.
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2. APORTES TEORICOS
2.1 A ATS NO CENARIO INTERNACIONAL

Historicamente, segundo Novaes e Soarez (2020), a ATS teve trés fases de

expansao e difusao:

Figura 2 — Fases de expansao e difusdo da ATS

1978 a 1987 — Fortalecimento como area do conhecimento

1988 a 2002 — Legitimacio nas politicas de saude

2003 a 2013 — Institucionalizacdo internacional

Fonte: elaborado pela autora (2025)

A ATS representa o contrato social acerca das tecnologias em saude que serdo
assumidas pela sociedade, ao tempo em que define as que nao serdo pagas, criando, dessa
forma, listas positivas e negativas de coberturas (OLIVEIRA; ELER, 2022). O conceito
de ATS, segundo Yuba (2018), também evoluiu com o tempo devido ao crescimento do
numero de publicagcdes nesta area, as quais se concentraram principalmente no Reino
Unido, Canada e Estados Unidos.

A Australia, onde o programa de ATS foi instituido na década de 1980, foi o
primeiro pais a exigir analise de custo-efetividade para incorporar novos medicamentos
em seu sistema publico de satde, mantendo, dessa forma, processos interligados entre a
ATS e a incorporagdo de novas tecnologias (LIMA et al., 2019). O programa de ATS na
Austrélia analisa a seguranca, efetividade clinica e custo-efetividade das demandas, que
sdo analisadas pelos comités de ATS, o Pharmaceutical Benefits Advisory Committee
(PBAC) e 0 Medical Services Advisory Committee (MSAC), formados por especialistas

clinicos e representantes dos consumidores, que t€ém como método de revisdo de
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evidéncias a revisdo sistematica da literatura e modelos de avaliacdo econdmica (LIMA
etal.,2019; KIM etal., 2021; DEPARTMENT OF HEALTH AND AGED CARE, 2024).

No Canada, o programa de ATS surgiu em 1988, tendo agdes nacionais e locais,
tendo em vista o seu sistema de saide nacional e financiado pelo Estado, com gestao
descentralizada e planos de satide com financiamento publico (LIMA et al., 2019). A
Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health (CADTH) atua na analise técnica
e na emissao de recomendagdes para todo o pais, em um modelo que combina avaliagdes
clinicas e econdmicas como base para a tomada de decisao (BERGLAS et al., 2016;
JENEI e MEYERS, 2023). As atividades de ATS no Canada contam com a participagdo
de equipes permanentes de avaliacdo e programas financiados pelo governo, tendo por
escopo avaliar a efetividade clinica e fatores economicos. Seus relatorios pouco abordam
questoes éticas e sociais, e suas decisdes nao sao aplicadas em ambito nacional (LIMA et
al., 2019).

No Reino Unido, o programa de ATS surgiu no inicio da década de 1990,
primeiramente com o Health Technology Assessment Programme — HTA Programme, o
qual, em 2005, foi renomeado para National Institute for Health and Clinical Excellence
(NICE). O NICE ¢ responsavel por elaborar recomendagdes vinculantes ao Servigo
Nacional de Satide (NHS) e estruturado a partir de processos formais de avaliacao
economica e revisao clinica (LONGWORTH et al., 2013; CAMPBELL et al., 2017). No
entanto, ndo ¢ responsavel pela incorporagdo de tecnologias no NHS, cabendo-lhe apenas
assessorar os 0rgaos responsaveis pelo planejamento de politicas publicas (LIMA et al.,
2019). O NICE mantém o Comité de Avaliacao de Tecnologias (Technology Appraisal
Committee), formado com membros do Sistema Nacional de Saude, organizagdes de
pacientes, da academia e da industria, o que lhe confere um carater independente. Quanto
aos relatdrios de avaliagdo, previamente ¢ delegada a sua preparacao a grupos académicos
independentes. As recomendagdes do NICE, referentes a ATS, sdo revisadas a cada trés
anos ou sempre que surgirem novos dados relevantes (LIMA et al., 2019).

Para assessorar o Sistema Nacional de Satde do Reino Unido, o NICE se pauta
na visdo dos profissionais de saude e de pacientes, cuja estratégia minimiza a pressao
exercida por grupos interessados, como da industria e politicos (LIMA et al., 2019). O
NICE ¢ reconhecido pelo trabalho de qualidade e envolvimento de pacientes e

profissionais de satide. No entanto, também apresenta dificuldades e pontos fracos, tais
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como a dificuldade de identificar tecnologias fracassadas, falta de informagdes sobre
prestacao de contas e a morosidade do processo de avaliagdo, que dura aproximadamente
de 39 a 54 semanas, dependendo do tipo de demanda (LIMA et al., 2019).

Na Alemanha, o marco regulatorio estabelecido pela lei AMNOG em 2011
fortaleceu o papel do Institut fiir Qualitit und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen
(IQWiG), que realiza a avaliagdo técnica, e do Gemeinsamer Bundesausschuss (G-BA),
responsavel pela decisao final de incorporagdo, compondo um sistema que articula analise
cientifica e deliberagdo colegiada (RUOF et al., 2014; CRA, 2019).

Nos Estados Unidos, embora ndo haja uma agéncia governamental inica, destaca-
se o papel do Institute for Clinical and Economic Review (ICER), que produz avalia¢des
independentes e se tornou referéncia para seguradoras e formuladores de politicas
(GERLACH et al., 2020)

No Brasil, o marco legal da ATS no SUS ¢ a Lei 12.401/2011, que instituiu a
Comissdo Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no Sistema Unico de Saude
(CONITEC) como o6rgao assessor do Ministério da Saude, que avalia tecnicamente as
demandas de incorporagao e emite recomendacoes (LIMA et al., 2019).

O numero de agéncias de ATS vem crescendo, o que se pode constatar pelo
nimero de membros das principais instituigdes que congregam a categoria: a)
International Network of Agencies for Health Technology Assessment (INAHTA) com
55 agéncias; European Network for Health Technology Assessment (EUnetHTA) com 51
participantes; Rede de Avaliacdo de Tecnologias das Américas (RedETSA) com 25
organizagdes (NOVAES; SOAREZ, 2016). A maioria das agéncias de ATS ndo tém
independéncia politica, muito embora demonstrem ter independéncia cientifica, por
funcionarem dentro de estruturas de governanca amplas (NOVAES; SOAREZ, 2016).
Mais recentemente, a Unido Europeia avangou na tentativa de harmonizagdo desses
processos com a Regulacao Europeia de ATS (HTAR), coordenada pela EUnetHTA 21,
que estabeleceu os Joint Clinical Assessments (JCAs) como instrumentos comuns para
avaliagoes clinicas em todos os Estados-Membros (URBINA et al., 2024).

Dentre as principais organizacdes de ATS, destacam-se portanto: o PBAC na
Austrélia, criado em 1953; o SBU na Suécia, criado em 1987; o Canadian Agency for
Drugs and Technologies in Health — CADTH, existente desde 1989; o NICE no Reino
Unido, criado em 1999; a AHRQ nos EUA, criada em 2003; o IQWiG na Alemanha; a
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Haute Autorité de Santé (HAS) na Franga, estabelecido em 2005; o Centro Nacional de
Excelencia Tecnoldgica en Salud (CENETEC) no México, criado em 2004; o IETS na
Colombia, criado em 2012; a CONITEC no Brasil, criada em 2011 (NOVAES; SOAREZ,
2016).

Quanto a estrutura organizacional das agéncias de ATS, o modelo governamental
¢ o que prevalece, estando inseridas ou vinculadas aos organogramas do sistema de saude
publico. A maioria das agéncias busca atuar com independéncia em relagdo aos gestores
do sistema, evitando se envolver nos conflitos de interesses e agindo com transparéncia
(NOVAES; SOAREZ, 2016). A maioria das agéncias estd focada no estudo de novos
medicamentos, cujas abordagens sdo mais bem estabelecidas em comparagao com outras
tecnologias (NOVAES; SOAREZ, 2016).

Um ponto comum entre as agéncias de ATS ¢ a preocupacdo com a isencdao ou
imparcialidade em relagdo aos orgdos financiadores e clientes e, por isso, procuram se
apresentar como organizagdes autonomas (NOVAES; SOAREZ, 2016). Um outro ponto
comum ¢ o modelo dominante para a tomada de decisdo, em que ha uma solicitagao de
cobertura que pode vir do financiador, do paciente, do prestador de servico ou do
fabricante, a qual passa por uma avaliacdo cientifica e técnica e, na sequéncia, por uma
apreciacao econdmica e politica. Apesar de distintas as responsabilidades da agéncia de
ATS e dos tomadores de decisdo, hd uma interacdo entre eles durante os estudos que
fazem parte da ATS (NOVAES; SOAREZ, 2016).

Nos ultimos anos, estudos internacionais t€ém apontado tendéncias emergentes na
pratica da ATS. Além da inovacdo tecnoldgica, a literatura internacional também analisa
a ATS sob a perspectiva de instituicdo com multiplos mecanismos de impacto. Millar
(2021) destaca elementos como a capacidade de conduzir avaliagdes de alta qualidade,
integrar-se aos processos de formulagao de politicas, manter comunicag¢do externa eficaz,
preservar a reputagdo institucional, negociar precos e garantir a implementacao das
recomendacdes. Por sua vez, Bertelsen et al. (2024) exploram o avango do engajamento
de pacientes e a integracao dos dados de experiéncia do paciente (PXD) nas avaliagdes e
decisoes regulatorias, reconhecendo, entretanto, que barreiras metodoldgicas e estruturais

ainda limitam o uso pleno dessas informacdes.
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2.2 ARCABOUCO LEGAL DA PARTICIPACAO SOCIAL

Os marcos internacionais mais importantes da evolugao da participagdo cidada na
area da saude sdao: a Declaracdo Universal dos Direitos Humanos (1948); o Pacto
Internacional sobre Direitos Civis e Politicos (1966); a Conferéncia Internacional de
Alma Ata (1978); a Carta de Ottawa em 1986; a Conferéncia de Liubliana realizada pela
OMS em 1996, que deu origem a Carta de Liubliana sobre a Reforma dos Cuidados de
Satde na Europa (GRACIA-PEREZ e GIL-LACRUZ, 2019).

Carvalho, em 1978, j& destacava as possiveis iniciativas de participagdo
comunitaria em torno da problematica da satde, quais sejam: (i) agdo reivindicatoria:
nasce das “dores” sentidas por uma populagdo que tem necessidades nao atendidas pelos
servigos oferecidos pela administragdo publica, sendo frequente que essa acdo ganhe
forca mais pela confianca no poder que projetam no agente, do que na confianc¢a na a¢ao
coletiva e transformadora da comunidade, a qual ela ndo se vé como autora, mas como
colaboradora, e essa visdo ou percep¢do consolida uma visdo conformada e reforca
relagdes de dependéncia e de poder, na contramao da autonomia, visdo critica e
aprofundamento do nivel de consciéncia acerca dos problemas; (ii) agdo tipo mutirdo:
nasce a partir da discussao dos problemas de saude e busca de solugdes, em que se percebe
uma relacao de troca entre o acesso ao financiamento e a participagdo e desempenho da
comunidade, sendo que essa acdo estimula formas estereotipadas de participacdo e se
mostra estéril para acdes de conscientizagdo; (iii) grupos de satde: sdo formas mais
seletivas de participacdo da comunidade e, a partir de treinamentos locais, ¢ esperado que
grupo produza progressivamente e seja capaz de exercer atividades simplificadas de
saude, tanto preventivas quanto curativas, sendo que, ao adquirirem conhecimentos e
técnicas, as pessoas passam a reproduzir o comportamento de representantes do agente e
se distanciam do objetivo original, que € a resolucao dos problemas da comunidade. As
acoes do grupo, portanto, se mantém nos limites técnicos e individuais.

Nos anos 90, percebe-se o papel secunddrio ou subestimado das abordagens
sociais acerca da perspectiva do publico. Nos anos 2000, o cenario come¢a a mudar a
partir de propostas de estratégias de envolvimento do publico advindas das agéncias de
ATS, para incluir uma participa¢dao em diferentes etapas do processo (CASTRO e ELIAS,
2018).
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O Brasil tem sua formagao historica marcada por periodos de governos populistas
e periodos de governos centralizadores e ndo democraticos. Nessa trajetoria destacam-se
o periodo populista de Getulio Vargas (1930-1937), o periodo ditatorial do Estado Novo
(1937-1945), um periodo democratico populista, logo apds o fim da segunda grande
guerra (1946-1964) e o regime militar (1964-1985) (SILVA, 2020). No periodo do regime
militar, a partir da destitui¢ao do Presidente Jodo Goulart em 1964, o pais vivenciou uma
grande centralizagao do poder pelo governo central, em que o poder Federal se fortaleceu
em detrimento dos Estados e Municipios. Este periodo, marcado pelo carater
centralizador e planejador do Estado Brasileiro, demonstra auséncia de participagdo da
sociedade, auséncia de controle social sobre a administracdo e nenhum didlogo com os
interessados e beneficiarios das politicas sociais (SILVA, 2020). Durante o regime militar
foi criado o Instituto Nacional de Previdéncia Social (INPS), que tinha o objetivo de
garantir que o governo federal fosse o tnico controlador do novo instituto, a quem coube
um grande volume de capitais, com o qual o governo financiou o setor privado de saude
(SILVA, 2020).

Diante da realidade que se impunha no regime militar, surge um movimento
encabegado por trabalhadores dos servigos publicos, professores e alunos que passaram a
questionar as agdes do governo, vindo a fundar os departamentos de medicina nas
universidades publicas a partir de 1968, com a reforma universitaria. Esse movimento
ficou conhecido como Movimento de Reforma Sanitaria Brasileira (ZAMBON e
OGATA, 2013; ACIOLE, 2003; SILVA, 2020), que se uniu a outros movimentos de base
em busca do retorno a democracia e da participacdo da sociedade na formulagdo de
estratégias e politicas publicas de saude, que foi tema da 8* Conferéncia Nacional de
Saude (SILVA, 2020). Vale ressaltar que a 8* Conferéncia Nacional de Saude serviu de
referéncia e base para a constituigdo do SUS. Com o movimento sanitirio veio a
preocupacao com a justiga social, o que estatuiu o controle social como mecanismo de
controle publico sobre a ag¢do estatal, por meio dos conselhos paritarios e tripartites
(ACIOLE, 2003). O movimento sanitario deflagrou a agenda da reforma da saude que,
dentre outras inovagdes, institucionalizou a participagao popular, por meio dos conselhos
de saude (CARVALHO, 1998). Vé-se que o projeto de Reforma Sanitaria estava
direcionado para a democratizagdo do Estado (ACIOLE, 2003). Importante salientar,
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segundo Aciole (2003, p. 78), “que nem o Estado ¢ autoritario, por si s0, nem tampouco
a sociedade ¢ um espaco democratico em si mesmo.”

Em 1985 termina o periodo ditatorial e inicia-se a Nova Republica brasileira. Em
1° de fevereiro de 1987 iniciam-se os trabalhos da Assembleia Nacional Constituinte de
1988, em que nasce a Constituicdo Cidada, de carater democratico social. A Constitui¢do
de 1988 constitucionaliza um sistema de saude publico, que vem a se tornar o Sistema
Unico de Saude (SUS) pela Lei 8.080/90, sobre os pilares da universalidade, equidade e
integralidade. Como O SUS, também se estabelece o controle social, definido pela
participagdo da sociedade em suas agdes (SILVA, 2020).

O controle social no SUS tem seu marco legal instituido pela Constitui¢ao Federal
de 1988, precedido pela propria criacdo do SUS e Reforma Sanitaria (PEREIRA et al.,
2019). O Constituicao Federal de 1988 ¢, portanto, o marco central que institucionalizou
a participagao social no Brasil (SOUZA e HELLER, 2019). Em 1990, sob influéncia
externa, leis infraconstitucionais consolidaram a participagao social como direito e dever
dos cidaddos: leis 8.080/90 e 8.142/90 (SOUZA e HELLER, 2019). O sistema de
participacao social do Brasil se tornou modelo para outros paises, devido a sua amplitude
e capilaridade (OLIVEIRA et al., 2013).

As Conferéncias Nacionais de Saude acompanharam importantes mudangas na
saude do Brasil, sendo que as que ocorreram a partir de dois marcos importantes, como a
Constitui¢ao Federal de 1988 e a lei 8.142/90, contaram com uma expressiva participagao
do publico, tanto de delegados provenientes de Conferéncia Estaduais e Conferéncias
Municipais, quanto credenciados , observadores nacionais e internacionais, homens e
mulheres de diferentes classes sociais, idades, etnias e de vdrias regides do pais
(PINHEIRO et al., 2005). As Conferéncias Nacionais de Saude, segundo Pinheiro et al.

(2005), foram realizadas na seguinte ordem e cenario politico:

Figura 3 — Cenario politico das Conferéncias Nacionais de Satude
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1964 - 1984
(Revolugdo de 1964 e
1941(Estado Novo Ditadura Mililar)
Vargas) 423,53 g2 e 72
12 Conferéncia Conferéncias
Nacional de Saude Nacionais de Saude
1946 - 1964 (Periodo 1986 (Assembleia
Desenvolvimentista) Nacional Constituinte,
22 e 32 Conferéncias movimento sanitario,
Nacionais de Saude nova Constitui¢do
Federal e leis)
82 Conferéncia
Nacional de Saude
1992 (Reforma Sanitaria 2000 (Emenda
Brasileira, canal de Constitucional 29 -
participagdo social na patamar minimo de
gestdo do SUS) recursos para a saude) 112
92 Conferéncia Nacional de Conferéncia Nacional de
Saude Saude

O O O

1996 (Norma Operacional
Basica 96 e Processo de
Descentralizagdo)

102 Conferéncia Nacional
de Saude

Fonte: elaborado pela autora (2025)

Ja4 o marco legal do controle social em saude, segundo Souza e Heller (2019, p.

289), pode ser apresentado em ordem cronoldgica conforme abaixo:

Figura 4 — Cronologia do marco legal do controle social

Constituigao . . Decreto n?
> ederal/83 >> Lei 8.080/90>> Lei 8.142/90>> o 530,06 >
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Resolucao Portaria Portaria Resolucao
CNS Ministerial Ministerial CNS n?
n2363/06 n? 399/06 n? 1.820/09 453/12

Fonte: elaborado pela autora (2025)

O primeiro componente desse marco ¢ a Constituigao Federal de 1988, que trata
da participagdo da comunidade no SUS. Na sequéncia, vém: a Lei n° 8.080/1990 —
Primeira Lei Organica da Satde —, que dispde sobre as condigdes para a promogao,
protecdo e recuperagdo da saude, a organizagdo e o funcionamento dos servigos
correspondentes; a Lei n° 8.142/1990 — Segunda Lei Organica da Saude —, que dispde
sobre a participagdo da comunidade na gestio do SUS e sobre as transferéncias
intergovernamentais de recursos financeiros na area da saude; o Decreto n® 5.839/2006,
que dispde sobre a organizacdo, atribuicdes e processo eleitoral do CNS; a Portaria
Ministerial n° 399/2006, que divulga o Pacto pela Saude; a Portaria Ministerial n°
1.820/2009, que dispde sobre os direitos e deveres dos usudarios da satide. Também pode
ser citado o Decreto n° 7.508/2011, que regulamenta a Lei n° 8.080/1990; a Lei
Complementar n° 141/2012, que regulamenta o Art. 198, paragrafo 3° da Constitui¢do
sobre valores a investir em satde; o Decreto n° 7.827/2012, que regulamenta
procedimentos de transferéncia de recursos.

Quanto as resolugdes do CNS, tém-se: a Resolugdo n°® 363/2006, que aprova a
Politica Nacional de Educa¢do Permanente para o Controle Social no SUS, para
implementa¢do nas trés esferas de Governo; a Resolugdo n° 453/2012, que define
diretrizes para instituicao, reformulacao, reestruturagao e funcionamento dos Conselhos
de Saude (Souza e Heller, 2019, p. 289-290).

A Lei Federal 8.142/90 instituiu os conselhos e conferéncias de saude e fez com
que se transformassem em agentes de descentralizagdo e democratizagcdo de politicas
publicas. Os conselhos, portanto, tém mandato legal e segue garantias previstas na
legislacao (OLIVEIRA et al., 2013). A partir das concepcdes democraticas da Reforma
Sanitéria, ¢ possivel reconhecer que os conselhos de saide sdo instrumento e estratégia
no processo de constru¢cdo de um sistema tinico de satde e na estruturacdo de um modelo

de gestio participativa (ACIOLE, 2007; ZAMBON e OGATA, 2013). O Sistema Unico
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de Saude esté intrinsicamente ligado ao controle social, sendo dele inseparavel (ACIOLE,
2007).

Os Conselhos tém por finalidade precipua representar a vontade coletiva, definir
0 que ¢ interesse publico e constitui prioridade para as agdes da administragdo publica.
Para tanto, necessitam apropriar-se de conhecimento, tecnologia e informagdo para
legitimarem o seu poder e operacionalizar as suas ag¢des. Os Conselhos de Saude
constituem a institucionalizagdo da participagdo popular de forma organizada, com
perspectiva de mobilizagdo comunitérias e de socializagdo politica. Sdo, ainda, espagos
de mediagdo de conflitos dentro da problematica da satide, onde deve prevalecer os
interesses publicos, sob a forma de um pacto (ACIOLE, 2007).

Segundo Aciole (2007), o espago institucional dos conselhos e conferéncias de
satide tém sido uma arena para associacdes e organizagdes da sociedade civil explicitarem
suas pautas e suas necessidades, em reconhecimento da saide como direito de todos e
dever do Estado. A arena dos conselhos da eco e amplificam suas reivindicagdes. O
movimento sanitario teve como premissa a defesa de que todo cidadao deve exercer o
direito a saude e, para isso, deve se apropriar de conhecimentos e tecnologias, o que, no
espaco institucional dos conselhos e na pratica do controle social, isso significa uma
apropriacao que distingue seus membros, enquanto individuos, perante o colegiado que
representam. O SUS esté alicercado no controle social e, enquanto elemento constituinte
desse controle, os conselhos de satide tém a atribuig¢do de construir pactos que evidenciem
0 que € interesse comum, publico e prioritario (ACIOLE, 2007).

Os conselhos de satde nao sdo o inico mecanismo de participagdo social na defesa
dos interesses dos cidaddos, ha ainda o exercicio do controle social pelo Ministério
Publico e por alternativas individuais, como o direito de peti¢ao de qualquer pessoa fisica
ou juridica aos Poderes Publicos, o0 mandado de seguranca individual e o mandado de
injung¢do. Paralelo a estes, o direito a saude tem a protecao da Constituicdo e do Codigo
de Defesa do Consumidor, além da agdo direta de inconstitucionalidade (ACIOLE, 2003).

Para todas as alternativas, pressupde-se a necessidade de desenvolvimento da
consciéncia coletiva para que os principios juridico-normativos sejam concretizados na
vida real (ACIOLE, 2003). A participacdo popular deve priorizar a construgao de
sujeitos, que passa pela compreensdo da concepcdo de cidadania e pelo desafio de

promover a descentralizagdo de recursos, de forma a tornar a gestao financeira do sistema
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mais democratica e a distribuicdo do poder mais igualitiria (ACIOLE, 2007). A
efetividade do conselho de satide passa pela construcao da cultura da participagao e do
sujeito coletivo e, que detém poderes técnico, organizagdo e politico, e se constitui de
maneira autonoma, apesar de sua origem institucional, para garantir plenitude as suas
acdes e seu papel fiscalizador (ACIOLE, 2007; SILVA, 2020).

Segundo Carvalho (1998, p. 23), “os Conselhos de Saude, na verdade, sao
expressoes institucionais de um processo mais amplo de reordenamento das relagdes
Estado-sociedade, impulsionado por forgas e fatores tanto endégenos quanto exégenos ao
aparelho de Estado.” Preconiza o autor que os Conselhos tém em sua origem a finalidade
de conferir ao Estado um animo institucional para implementar politicas sociais
universalistas, tal como previsto na Constituicao de 1988. Por meio dos Conselhos, foi
oferecido ao Estado uma estrutura organizacional para esse fim. Os Conselhos compdem
uma democratiza¢cdo do Estado e, como canal de participagdo social, deve ser avaliado
quanto a sua efetividade democratica e, sendo assim, qual o seu impacto sobre a visa
social e sobre o funcionamento do Estado (CARVALHO, 1998).

E relevante destacar que a Norma Operacional Bésica n° 01, editada em 1991,
impulsionou a criagdo de um nimero elevado de conselhos, pois tornou obrigatoria a
existéncia de conselhos municipais e estaduais, como requisito de habilitagdo para acesso
a descentralizagdo de recursos federais (CARVALHO, 1998; ACIOLE, 2003). Assim,
Aciole (2003) considera que o funcionamento do conselho esta ligado ao seu processo de
criacdo e formacgao, ou seja, ao proposito de sua instalacdo. Se foi formado para atender
ao interesse formal de habilitagdo para recebimento de recursos federais, mais formal serd
o seu trabalho. O desempenho dos conselhos de saude sofre influéncia de fatores
socioculturais histéricos, tais como a rasa cultura civica cumulada com uma cultura
politica dominante, a figura tradicional de Estado autoritario, o que fragiliza a
organizacdo de estruturas associativas e a permeabilidade participativa popular
(OLIVEIRA et al., 2013).

Os Conselhos de Saude estimulam o exercicio da cidadania e, em suas interacgoes,
possibilita que outros grupos ganhem identidade e organicidade, tais como as
organizacoes de pacientes, que conquistam notoriedade no cenario da saude cada vez mais

(CARVALHO, 1998).
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Aciole (2003) propde uma mudanca de posturas e de valores para enfrentar as
variaveis politicas, econdmicas ¢ a influéncia de empresas que dominam o mercado, para
romper vieses totalitarios e sair do mero cumprimento da lei. Acredita que € necessario
discussdo coletiva acerca dos problemas na satude publica para se chegar a um consenso
de solucdes. O conselho deve se legitimar como agente ativo, capaz de ocupar espaco
institucional e politico, tanto nos meios de comunicagdo, quanto no Poder Legislativo e
no Poder Judiciario, de forma a homologar e legitimar o direcionamento do interesse
publico. No processo decisério sobre as demandas e pactuagdao de interesses para
definicdo de politicas publicas, o primeiro passo ¢ estabelecer o que realmente ¢ de

interesse publico (ACIOLE 2003).

2.3 A PARTICIPACAO SOCIAL NA ATS

No processo de ATS e incorporagdo de novas tecnologias em saude, diante do
ritmo acelerado das inovagdes e da escassez de recursos, ¢ necessario conciliar as
diferentes perspectivas dos pagadores ou gestores do sistema de satde, dos fabricantes e
dos pacientes, que sdo as mais importantes, aproximando-os num didlogo precoce
(DRUMMOND et al., 2013). Estudos demonstram que hé alternativas de estratégias para
conciliar os diferentes interesses e perspectivas dos pagadores, fabricantes e pacientes, na
ATS. Também ¢ importante sustentar a ideia de ampliar a participagdo do paciente no
processo de ATS pelas seguintes razdes: os pacientes tém um conhecimento Uinico sobre
a tecnologia; o comportamento do paciente e seus familiares podem impactar no
prognodstico da doenga; envolver o paciente aumenta a transparéncia e confere apoio
publico para o financiamento da ATS (DRUMMOND et al., 2013). Os estudos mostram
que a participacao do paciente no processo de Avaliacao de Tecnologias em Saude (ATS)
difere da dos demais atores sociais, uma vez que a tecnologia a ser incorporada tem
impacto direto na sua vida e bem-estar, e até mesmo pode influenciar na sua sobrevivéncia
(OLIVEIRA ¢ ELER, 2022).

Estudos vém mostrando que ¢ importante a participacao dos pacientes na ATS de
forma significativa, capaz de influenciar as decisdes, pois somente os usuarios conhecem
as questoes sociais e psicoldgicas relacionadas ao uso da tecnologia (FACEY et al., 2010).

Pesquisas indicam que apesar de existirem estratégias de envolvimento do publico na
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ATS, a producao cientifica mostra que elas se limitam a consulta e ndo ha uma inser¢ao
efetiva no processo decisorio de incorporacao da tecnologia (CASTRO e ELIAS, 2018).
A literatura demonstra uma variedade de abordagens, métodos e estratégias de
envolvimento do publico no processo de ATS, de forma a identificar uma distancia entre
participacdo e efetividade, uma vez que os estudos mostram que o publico ndo influencia
as decisdoes (CASTRO e ELIAS, 2018).

De acordo com as pesquisas recentes, o desenvolvimento da genética e da
gendOmica trouxe novas perspectivas para as doengas raras e drogas orfas, o que impde a
necessidade de novas concepgdes cientificas e metodologicas para a ATS, sendo
necessario expandir o didlogo e aprimorar os processos deliberativos participativos, para
que as decisoes tenham apoio social, visto que o valor dos tratamentos de doengas raras
gera conflitos e desafios para a producdo de conhecimento e de politicas publicas.
(NOVAES e SOAREZ, 2019). Estudos mostram que tanto na Uni&io Europeia quanto no
Brasil, foram aprovados incentivos para novas terapias para doengas raras, o que nao
significa garantia de maior acesso aos medicamentos nos sistemas de saude. Est4 sendo
proposta uma nova ferramenta aos processos de ATS, a decisdo multicritérios, que
considera diferentes valores e critérios, além dos classicos (VICENTE et al., 2021). O
National Institute for Health na Clinical Excellence (NICE), agéncia de ATS do Reino
Unido, adotou critérios diferenciados para utilizar de modo formal nas avaliagdes em
doengas raras e capturar: “a necessidade clinica ndo atendida; o nivel de inovacdo; a
qualidade de vida (baseada em relatos) e o preco baseado em valor, visando uma tomada
de decisdo ampliada para esses medicamentos” (VICENTE et al., 2021, p. 5543).

O estudo de Itaborahy et al. (2025) evidencia que a participagdo leiga em
processos de Avaliacdo de Tecnologias em Saude (ATS) depende de estratégias
estruturadas de aprendizado que tornem esse campo mais acessivel e inclusivo. A revisao
identificou praticas como oficinas, cursos presenciais € online, materiais educativos em
linguagem simples e mecanismos digitais de consulta, que buscam capacitar pacientes e
cidaddos para compreender e interagir com decisdes técnicas. Apesar dos avangos,
persistem barreiras como a complexidade técnica, falta de treinamento e recursos
limitados, que restringem a efetividade dessa participacdo. Ainda assim, os autores

destacam que a incorporacdo de perspectivas leigas amplia a relevancia das pesquisas,
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fortalece a transparéncia e promove maior legitimidade e equidade nos processos

decisorios em saude.

Jakab et al. (2023) ressaltam que os paises da Europa Central e Oriental ainda

apresentam estdgios menos avangados de incorporagdo da participagdo de pacientes nos

processos de avaliacdo de tecnologias em saude. A partir de um levantamento de barreiras

e da realizacdo de oficinas com multiplos atores, os autores formularam 12

recomendacdes praticas voltadas para promover um envolvimento mais sistematico,

sustentavel e significativo dos pacientes:

1.

10.

11.

Educar as organizacoes de ATS/pagadores sobre o valor e as boas praticas do
envolvimento de pacientes.

Reconhecer pacientes como especialistas em suas condigdes, valorizando
igualmente as contribuicdes de pacientes individuais, representantes de
organizagoes ¢ especialistas treinados.

Revisar as diretrizes e procedimentos locais de ATS, incorporando pacientes
em todas as etapas e considerando fatores sociais e experiéncias vividas.
Designar uma pessoa ou equipe dedicada em cada organismo relevante de ATS
para coordenar as atividades de participacao.

Definir um percentual fixo do orcamento anual de ATS a ser destinado as
atividades de envolvimento de pacientes.

Assegurar compensac¢io justa e apoio logistico (tempo, custos de transporte
etc.) aos pacientes envolvidos.

Criar editais financiados pela Unido Europeia para fomentar praticas de
avaliacdo centradas nos pacientes em paises com pouca experiéncia.

Estabelecer chamadas publicas abertas para que pacientes e organizacdes
possam se registrar e participar dos processos de ATS, com politicas claras sobre
conflitos de interesse.

Oferecer treinamentos especificos e materiais educativos para pacientes sobre
ATS e politicas de satde locais.

Capacitar organizacoes de pacientes na coleta e interpretacao de evidéncias
cientificas, com base em recursos educacionais internacionais.

Estimular a diversificacdo das fontes de financiamento das organizagdes de

pacientes, reduzindo a dependéncia de um unico financiador.
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12. Criar financiamento publico normativo para ONGs, acompanhado de
auditoria rigorosa ¢ expectativas detalhadas de responsabilidade, sem proibig¢ao
de financiamento privado.

O estudo enfatiza que reconhecer o valor da experiéncia vivida, oferecer
capacitagdo adequada e garantir apoio institucional s3o condi¢des indispensaveis para que
a participagao deixe de ser pontual e se torne parte estruturante das avaliagdes e decisdes
em saude. (JAKAB et al., 2023)

A experiéncia internacional mostra que a participagdo social em ATS vem sendo
utilizada como forma de reduzir parte da incerteza clinica e contextual nas decisdes sobre
doengas raras. Isso ocorre, sobretudo, por meio de depoimentos estruturados de pacientes
e cuidadores e de consultas publicas a rascunhos de recomendag¢do. No NICE, esse
desenho institucional inclui a presenca formal de patient experts (pacientes especialistas)
nos comités de avaliagdo, além de politicas de envolvimento ptblico que integram relatos
sobre carga da doenga, trajetorias terapéuticas e preferéncias dos pacientes ao processo
de julgamento (NICE, 2022; Hale, 2023). Essas contribui¢des sdo especialmente
relevantes nas vias de avaliagdo de tecnologias altamente especializadas (Highly
Specialised Technologies — HST) e de tecnologias unicas (Single Technology Appraisal
—STA), onde a escassez de evidéncia clinica € mais pronunciada.

Ainda assim, analises independentes apontam que, apesar dos avancgos, as
revisdes metodologicas recentes do NICE ndo resolvem integralmente as assimetrias
associadas as doencas raras. Como observa Angelis (2023), permanecem desafios para
traduzir a experiéncia dos pacientes em critérios formais de custo-efetividade, de modo
que a participacdo, embora legitimadora, ndo elimina as barreiras estruturais a
incorporacdo dessas tecnologias no sistema de satde.

No Canadd (CADTH), o patient input (contribuigdes de pacientes) funciona
como instrumento formal e recorrente, permitindo que organizacdes de pacientes
agreguem valor contextual e prioridades de desfechos as revisdes. Estudos recentes sobre
drogas para doengas raras indicam alta propor¢do de recomendacdes condicionais, nas
quais as contribui¢des sociais caminham junto com condi¢des de uso e arranjos
econdmicos — padrao que ecoa nos processos brasileiros com mudanga de parecer apos
melhor delineio de subgrupos, elegibilidade e proposta de preco (CADTH, 2019-2025).

Em 2025, o Canad4 publicou boas praticas para registros de doengas raras, incentivando
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dados do mundo real para sustentar decisdes e reavaliacdes, o que potencializa o impacto
das vozes de pacientes ao ancorar relatos em evidéncia longitudinal (CDA-AMC, 2025).

Na Australia, os consumer comments (comentarios de pacientes e cuidadores) e
a agenda publica do PBAC vém sendo redesenhados sob uma ldgica de engajamento mais
precoce e notificacdo tempestiva para qualificar as submissdes. As recomendagdes de
2024 sugerem codesenho de instrumentos com pacientes e clinicos € maior orientagao
sobre que evidéncias (inclusive de experiéncia) sdo mais uteis para comités; a0 mesmo
tempo, o Life Saving Drugs Program canaliza contribui¢des de stakeholders (atores
sociais) para medicamentos ultrarraros, com sinteses formais encaminhadas ao painel
(DEPARTMENT OF HEALTH, DISABILITY AND AGEING, 2024, 2025). Esses
arranjos conectam participacdo social a mecanismos de acesso gerenciado, favorecendo
revisdes condicionais quando hé beneficio plausivel sob incerteza (DEPARTMENT OF
HEALTH, DISABILITY AND AGEING, 2024, 2025).

Na Unido Europeia, a entrada em vigor (2025) do Regulamento de HTA e os
resultados do EUnetHTA 21 reforcam a necessidade de participacdo estruturada de
pacientes em Joint Clinical Assessments, ao lado de cooperacdo com a EMA (Agéncia
Europeia de Medicamentos). Relatos de 2023-2024 destacam desafios (coordenacao,
padronizac¢do de formatos) e oportunidades (treinamento, pacotes informacionais, féruns)
para que a voz do paciente tenha peso consistente no dossié clinico comum — o que, por
extensdo, possa influenciar decisdes nacionais para doencas raras (EMA/EUnetHTA,
2023; Urbina, 2024).

No Brasil, a CONITEC disponibiliza consultas publicas, audiéncias e espago de
perspectiva do paciente; o portal centraliza acessos e indica a incorporacdo das
contribuigdes no processo decisorio. A atualizagdo do contetdo institucional em agosto
de 2025 demonstra maturidade procedimental, com énfase em registro e transparéncia
(CONITEC, 2025). Esses instrumentos explicam por que, nos seus casos, a mudanga de
parecer costuma surgir quando contribuigdes sociais qualificadas trazem evidéncias de
uso real, gravidade e impacto or¢gamentario percebido, frequentemente acompanhadas de
ajustes econdomicos e condi¢des de uso (CONITEC, 2025).

Lopes, Novaes e Soarez (2020) realizaram uma analise documental de
legislagdes, normas e relatorios disponibilizados pela Anvisa, CONITEC e ANS até 2018,

com o objetivo de caracterizar os espacos formais de participacdo social na gestdo de
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tecnologias em satude. As autoras mapearam mecanismos como a possibilidade de atuagao
como demandante inicial, a representagdo em colegiados, além de consultas publicas,
audiéncias e ouvidorias, comparando sua frequéncia, transparéncia e obrigatoriedade em
cada institui¢do. Os resultados mostraram que a CONITEC, por forca legal, apresentou
maior nimero de consultas publicas (234 entre 2011 e 2018, com mais de 53 mil
contribui¢des), enquanto a Anvisa e a ANS se destacaram pela auséncia de
obrigatoriedade de envolvimento do publico e pela existéncia de lacunas na divulgagao
de informagdes sobre os processos conduzidos, sobretudo nos anos iniciais de atuagao,
mesmo apds requisi¢do formal. Essa constatacdo levou as autoras a concluirem que,
embora haja avangos normativos, ainda persiste heterogeneidade e limitagdes na

efetividade da participagao social, com impactos na sua capacidade de influenciar

decisOes em saude no Brasil.

Tabela 1 — Instrumentos formais das agéncias de ATS

Agéncia Instrumentos formais Como ocorre Pontos ligados a doengas
raras / impacto
Contribuigbes incorporadas
Consultas via aos relatérios; podem
Consultas publicas; Participa+Brasil; sustentar revisdo de
audiéncias publicas; atas/audios; espago para |recomendagao,
CONITEC perspectiva do paciente; contribuigcdes leigas e especialmente com dados
(Brasil) relatério para a sociedade  [técnicas de uso real
Patient and public Manual define papéis de
involvement; patient pacientes na triagem, Depoimentos usados para
experts; consulta a reunides e comentarios; contextualizar desfechos,
NICE (Reino |rascunhos; observadores politica institucional reforga |gravidade e fardo; ganhos e
Unido) publicos; membros leigos valor deliberativo limites reconhecidos
Patient input ; quadro de Alta taxa de
CADTH/ engajamento; comentarios a |Organizagdes de pacientes [recomendagdes
Canada’s recomendacdes submetem evidéncias e condicionais; uso
Drug Agency |preliminares; diretrizes para |experiéncias; guias e canal |crescente de registros para
(Canada) registros de doengas raras |dedicado reduzir incerteza
Janela publica para
Consumer comments ; hub |submissoes; propostas Engajamento mais cedo;
de consulta; co-design; ampliam avisos e vias especificas para ultra-
PBAC / HTA |contribuigcdes ao Life Saving |transparéncia; painel do raras com contribuicdes de
Australia Drugs Program LSDP recebe contribuigdes |stakeholders
Foéruns de stakeholders;
envolvimento de pacientes |Regulamento de HTAem |Caminhos para padronizar
em Joint Clinical vigor desde 2025; relatorios |participagao e envolver
EUnetHTA/ |Assessments; cooperagao |de 2023-2024 detalham pacientes em avaliagdes
UE (JCA) EMA-HTA arranjos e desafios conjuntas

Fonte: elaborado pela autora (2025)
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No conjunto, as agéncias convergem para uma arquitetura em que participagdo
social qualificada (relatos estruturados, consultas publicas, féruns) se associa a
mecanismos de mitigacdo de risco (condigdes de uso, acordos financeiros,
registros/RWE). Em doencas raras, essa combina¢ao tem maior probabilidade de mudar
pareceres quando: (i) ha reespecificardo do problema pelos pacientes (desfechos
relevantes, fardo e gravidade), (ii) existe via procedimental clara para incorporar tais
contribuicdes ao texto deliberativo, e (iii) o sistema dispde de instrumentos para
acompanhar e reavaliar (CADTH, 2019-2025; NICE, 2022; EMA/EUnetHTA, 2023-
2025).

2.4 PARTICIPACAO DE PACIENTES E ORGANIZACOES NO PROCESSO DE
ATS PARA DOENCAS RARAS E MEDICAMENTOS ORFAOS

A participacdo de pacientes nos processos de Avaliagdo de Tecnologias em
Satde (ATS) tem ganhado relevancia nas tltimas décadas, particularmente no contexto
das doengas raras e medicamentos 6rfaos, cuja tomada de decisdo enfrenta limitacdes
especificas, como escassez de evidéncias robustas, alta incerteza clinica e restricdes
or¢amentarias significativas. A literatura indica que, embora o envolvimento de pacientes
seja amplamente reconhecido como desejavel, sua operacionalizagdo nas diferentes
agéncias de ATS apresenta variagdes substanciais em termos de formato, profundidade e
impacto sobre as decisdes finais.

No cenario europeu, estudos como o de Annemans et al. (2017) evidenciam que
as agéncias tém desenvolvido multiplos mecanismos para captar as perspectivas dos
pacientes, desde questionarios e entrevistas qualitativas até a inclusdo formal de
representantes em comit€s deliberativos. Entretanto, o grau de influéncia efetiva dessas
contribui¢des sobre a recomendagao final ainda € tema de debate. Dimitrova et al. (2022)
propdem um arcabouco de acdo para que essa participacdo seja mais sistematica,
defendendo que a incorporagdo de perspectivas leigas deve estar respaldada por métodos
claros de integracao as analises técnicas.

Abelson et al. (2016) destacam que a participacao publica e de pacientes em ATS
¢ vital para tornar os processos decisorios mais inclusivos e transparentes. Os autores

propdem um framework que oferece um conjunto de principios e metodologias para
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envolver pacientes, abordando as diversas formas de participacdo ao longo das etapas do
processo de avaliacdo. Essa inclusdo ndo ¢ apenas uma questdo €tica, mas também
estratégica, pois pode levar a decisdes que melhor atendem as necessidades reais dos
pacientes, melhorando a aceitacdo social das decisdes e a implementacdo das
recomendacdes. Abelson (2016) argumenta que a participagdo de pacientes ¢ ainda mais
crucial quando se trata de medicamentos orfaos, dada a escassez de opgdes terapéuticas e
a complexidade das doencas raras.

Annemans et al. (2017) complementam essa perspectiva ao discutir como a
avaliagdo de valor para medicamentos oOrfaos deve considerar as particularidades das
doengas raras, como a prevaléncia baixa e a falta de evidéncias robustas sobre eficacia e
custo-efetividade. O estudo propde que as organizacdes de pacientes desempenhem um
papel crucial na recolha de dados e na definicdo de critérios de avaliacdo, ajudando a
superar as incertezas associadas ao custo e a eficacia limitada de terapias para essas
doengas. A participagdo ativa dos pacientes e suas organizacdes nas decisdes de preco e
reembolso pode contribuir para mecanismos de financiamento mais flexiveis, adaptados
as necessidades especificas dessa populagao.

Hale et al. (2023) vao além ao analisar a abordagem do NICE (National Institute
for Health and Care Excellence) para a avaliagdo de tecnologias de doencas raras, focando
na flexibilidade e pragmatismo do processo. Eles observam que, embora a metodologia
padrdo do STA (Single Technology Appraisal) seja mais adequada para doengas comuns,
ha uma flexibilidade ao considerar a incerteza nas evidéncias para doencas raras, o que
muitas vezes resulta em tempos de avaliagdo mais longos e maiores desafios na aceitacao
dos tratamentos. Hale et al. sugerem que as organizagdes de pacientes podem ajudar a
suprir essa lacuna, oferecendo informagdes complementares e garantindo que a voz dos
pacientes seja levada em conta ao considerar as incertezas associadas a eficacia e ao preco
dos tratamentos.

Por fim, Gagnon et al. (2009) discutem o papel das unidades locais de ATS no
Quebec, que visam aumentar a participagdo dos pacientes no nivel microscopico das
decisdes sobre tecnologias de saude. O estudo sugere que a participacdo ativa dos
pacientes e organizacdes de pacientes no processo de ATS local pode melhorar a
relevancia e a aplicabilidade das avaliagdes, além de fortalecer a adesdo das decisdes

pelos pacientes. Gagnon et al. propdem um framework (modelo) para engajamento dos
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pacientes, que considera estratégias praticas para incorporar as perspectivas dos pacientes
nas atividades de avaliagao.

Na perspectiva canadense, Gagnon et al. (2009, 2014) descrevem um processo
evolutivo em que a contribuicdo dos pacientes, inicialmente episddica, foi
progressivamente formalizada, com diretrizes para coleta de depoimentos, identificagdo
de desfechos relevantes e retorno estruturado das decisdes. Esse modelo ¢ apontado como
referéncia por combinar evidéncias clinicas, econdmicas e narrativas, embora dependa de
recursos humanos e financeiros para sua plena efetividade.

A heterogeneidade entre paises é marcante. Enquanto no Japdo, segundo
Kaneyasu et al. (2025), a participagdo publica em ATS ainda esta em estagio incipiente e
carece de instrumentos normativos robustos, na Espanha, Gutiérrez-Ibanez et al. (2015)
documentam avangos na consulta publica e inclusdao de representantes, mas com impacto
limitado sobre a priorizagdo de tecnologias 6rfas. Ja no contexto europeu mais amplo,
Jommi et al. (2021a) destacam que mesmo nos sistemas mais desenvolvidos, a
mensuracao do valor agregado da participagdo continua sendo um desafio, em parte pela
falta de indicadores claros e comparaveis.

No plano das recomendacdes, hd convergéncia na literatura sobre a necessidade
de: (1) desenvolver guias especificos para participagdo no ATS de doencas raras; (i1)
investir em capacitagdo técnica tanto para avaliadores quanto para representantes de
pacientes; (iii) criar mecanismos de feedback que mostrem de forma transparente como
as contribui¢cdes foram incorporadas (FOLTANOVA et al., 2022). A auséncia desses
elementos pode reduzir a participagdo a um papel simbolico, sem real influéncia nas
decisoes.

Assim, a andlise comparativa revela que, embora haja consenso sobre a
importancia estratégica da participagdo de pacientes em ATS para doengas raras e
medicamentos Orfaos, a efetividade desse engajamento depende da existéncia de
estruturas formais, recursos adequados e metodologias integrativas. Sem esses elementos,
o risco € que a participagdo permanega como um ideal normativo mais do que uma pratica

com impacto concreto nas decisdes de incorporagdo tecnoldgica.
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2.5 UM OLHAR DA CIENCIA, TECNOLOGIA E SOCIEDADE

A abordagem Ciéncia-Tecnologia-Sociedade (CTS), no contexto latino-
americano, consolidou-se como campo de estudo e pratica que analisa ciéncia e
tecnologia como processos socialmente construidos, influenciados por fatores
econdmicos, culturais e politicos especificos da regido. Para Bazzo, Linsingen e Pereira
(2003), essa perspectiva surge como contraponto ao determinismo tecnoldgico, que
associa automaticamente desenvolvimento técnico a progresso social. Ao contrario de
perspectivas lineares, a CTS latino-americana enfatiza que os rumos da ciéncia e da
tecnologia dependem de escolhas coletivas e de politicas publicas orientadas as
necessidades concretas da populagao.

No contexto histdrico latino-americano, marcado pela dependéncia tecnoldgica
e pelas desigualdades estruturais, Dagnino (2009) argumenta que a chamada tecnologia
capitalista, concebida e legitimada nos paises centrais, acaba sendo importada e
reproduzida como modelo Unico de ciéncia e tecnologia, reforcando assimetrias e
mantendo a regido em posi¢ao subordinada. Essa dindmica ndo apenas limita a autonomia
tecnologica, mas também afasta os sistemas de inovagdo das reais necessidades sociais
locais. Para o autor, a superagdo desse quadro exige politicas orientadas pela adequagdo
sociotécnica e pelo fortalecimento das tecnologias sociais, voltadas para problemas
estruturais como saude, educacdo, saneamento e inclusdo produtiva, de modo a permitir
uma apropriagao critica e autdbnoma das tecnologias.

Na mesma linha, Linsingen (2007) ressalta que a perspectiva CTS no Brasil deve
reconhecer a ciéncia como uma constru¢do social, marcada por escolhas politicas e por
interesses que extrapolam a esfera estritamente técnica. Isso significa questionar a
neutralidade da ciéncia e destacar sua inser¢ao em contextos culturais e econdomicos
especificos. De forma complementar, Nascimento e Linsingen (2006) apontam que a
democratizagdo do conhecimento cientifico e tecnologico so6 se efetiva quando vinculada
a participagdo social e ao enfrentamento das vulnerabilidades histéricas da regido,
aproximando a produg¢ao de ciéncia e tecnologia das demandas concretas de justica social
e cidadania.

Assim, ao articular as criticas de Dagnino a dependéncia tecnologica com as

contribuigdes de Linsingen e Nascimento, evidencia-se que uma politica de C&T
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orientada pela perspectiva CTS deve ir além da difusdo de modelos externos. Trata-se de
reconhecer a ciéncia e a tecnologia como praticas sociais, passiveis de serem
reconfiguradas em prol da equidade, da inclusdao e da soberania tecnoldgica da América
Latina.

A perspectiva de Walter Bazzo sobre CTS destaca que ciéncia e tecnologia ndo
sao entidades neutras, mas processos imbricados em valores sociais, politicos e culturais.
Ao propor a ideia de uma “equagdo civilizatoria”, Bazzo enfatiza que as inovagdes
tecnologicas devem ser compreendidas como parte de uma rede de relagdes que afetam
diretamente o desenvolvimento humano (BAZZO, 2018). Essa concepgao converge com
a no¢do de construcdo social da tecnologia desenvolvida por Bijker et al. (1987), ao
reforcar que os artefatos ndo emergem isoladamente, mas sdo moldados por escolhas
coletivas, interesses e disputas que atravessam a sociedade.

Essa compreensdo dialoga com a andlise de Bijker (2010), para quem “a
tecnologia ¢ construida socialmente (e politicamente); a sociedade (incluindo a politica)
¢ construida tecnicamente; a cultura tecnologica consiste em conjuntos sociotécnicos” (p.
72). Ainda segundo Bijker (2005), tecnologia e politica se completam como duas faces
de uma mesma moeda, sendo o principio da precaucdo um ponto de interse¢do relevante,
pois permite intervengdo sob alta incerteza. Embora a constru¢do social da tecnologia
tenha surgido em outro contexto, a CTS latino-americana incorpora a nog¢dao de que
decisdes técnicas sdo decisdes sociais, defendendo que a democratizagao dessas escolhas
¢ condigdo para uma ciéncia e tecnologia comprometidas com a transformagdo social
(AULER, 2007; LINSINGEN, 2007).

Auler (2007) amplia essa perspectiva ao enfatizar que a educagdo cientifica e
tecnoldgica deve formar cidaddos capazes de compreender as dimensdes éticas,
ambientais e politicas das inovagdes, ultrapassando a visdo meramente instrumental.

A construcao social da tecnologia ¢ um conceito essencial nos estudos sobre
Ciéncia, Tecnologia e Sociedade (CTS), pois enfatiza que as tecnologias ndo sdo apenas
produtos da ciéncia ou da engenharia, mas resultam de um processo socialmente
determinado. Em outras palavras, as tecnologias sao desenvolvidas e moldadas por
valores sociais, interesses econdmicos, relagdes de poder e necessidades culturais, o que

implica que a ciéncia ¢ uma pratica socialmente situada (BAZZO, 2018).
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No campo das doengas raras e medicamentos 6rfaos, essa interconexao entre
ciéncia e sociedade ¢ ainda mais evidente. A ci€ncia da saude e suas tecnologias, quando
inseridas em contextos de raridade e escassez de opgoes terapéuticas, sdo profundamente
moldadas pelas necessidades dos pacientes e das organizagdes sociais que os representam.
A ciéncia no contexto da ATS (Avaliagao de Tecnologias em Saude) ndo se d4 em um
vacuo neutro, mas € constantemente influenciada pelas exigéncias sociais por justica
social, acesso equitativo e participacao ativa dos envolvidos no processo, como apontado
por Dagnino (2014).

Dagnino destaca que a tecnologia social ¢ um exemplo claro de como a ciéncia
e a tecnologia podem ser construidas coletivamente, com foco em desenvolver solugdes
tecnologicas que atendam diretamente as necessidades sociais, ao invés de ser guiada
apenas por logicas de eficiéncia econdmica. Isso se reflete de forma particularmente
relevante em doengas raras, onde a escassez de tratamentos exige solugdes tecnoldgicas
adaptadas as necessidades e realidades sociais das populacdes afetadas. Nesse contexto,
a ciéncia e a tecnologia devem ser empoderadas pelas comunidades, € ndo apenas como
solucdes técnico-cientificas, mas como instrumentos de transformagao social que visam
a inclusao social e a garantia de acesso equitativo aos tratamentos.

Essa visdo social da ciéncia se alinha ao que Linsingen (2007) chama de
adequagdo sociotécnica, onde a ciéncia ndo € vista apenas como um processo técnico,
mas como um campo de conhecimento compartilhado, que deve ser constantemente
moldado e revisto pela sociedade para atender de forma mais justa e eficiente as
necessidades humanas. Linsingen (2007) propde que as tecnologias devem ser adaptadas
ao contexto sociocultural e a0 mesmo tempo refletir os valores coletivos, reforcando a
ideia de que a ciéncia deve ser uma construgdo social em que a sociedade desempenha
um papel ativo ndo apenas na aceitacdo das tecnologias, mas também em sua criagdo e
adapta¢ao continua.

A construgdo social do conhecimento € evidenciada pela necessidade de inclusdo
dos pacientes e das organizagdes representativas nas decisdes sobre tecnologias de satde.
O modelo CTS propde que o conhecimento cientifico nao deve ser imposto de cima para
baixo, mas deve ser negociado e adaptado conforme os interesses € necessidades das
comunidades, especialmente aquelas mais vulnerdveis, como as que lidam com doencgas

raras. Portanto, a ciéncia e a tecnologia devem ser vistas como processos dindmicos e
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interativos, em que as comunidades de pacientes e suas organizagdes desempenham um
papel central na definicdo do que constitui conhecimento valido e necessario para o
desenvolvimento de solugdes tecnoldgicas eficazes. Essa leitura aproxima-se da
perspectiva de Berger e Luckmann (2004), que compreendem a realidade — incluindo a
cientifica — como resultado de processos continuos de constru¢do, sedimentagio e
legitimagdo social. Para os autores, o conhecimento s6 adquire sentido e autoridade na
medida em que ¢ produzido e reconhecido dentro de estruturas sociais especificas, o que
reforga a importancia de considerar como atores, instituigdes € contextos moldam tanto
as evidéncias quanto as decisdes em saude.

A participacdo publica, nesse quadro, ¢ vista como condi¢do para uma
governanga cientifica mais democratica. Cuevas (2008), inspirado em Dewey (1927),
ressalta que ignorar a opinido dos cidaddos ¢ um erro, pois sdo eles que mais conhecem
os problemas que vivenciam e podem ajudar especialistas a encontrar solucdes
socialmente adequadas. Essa visdo converge com a critica de Jasanoff (2019), que alerta
para a insuficiéncia dos mecanismos tradicionais de participagao ¢ defende uma mudanga
na cultura da governanga para que a deliberagdo publica influencie efetivamente as
politicas de ciéncia e tecnologia.

A vulnerabilidade, tradicionalmente tratada na analise de riscos como condi¢ao
passiva, também recebe nova leitura. Segundo Jasanoff (2019), a avaliagdo de riscos tende
a reduzir individuos a representagdes estatisticas, ignorando historia, contexto e conexoes
sociais. A CTS latino-americana propde integrar fatores socioeconOmicos, culturais e
territoriais e, sobretudo, reconhecer a populacdo como sujeito ativo nesse processo. Essa
mudanca de perspectiva aproxima-se do que Jasanoff denomina “tecnologias da
humildade” — abordagens que conciliam capacidade técnica com reflexdo ética e
politica, especialmente sob condic¢des de incerteza.

Essa concepcao dialoga com Berger e Luckmann (2004), para quem a forma
como instituigdes percebem, classificam e respondem a problemas sociais resulta de
processos de construgdo e legitimagdo que se consolidam ao longo do tempo. Sob essa
oOtica, a propria definicdo institucional de quem ¢é considerado “vulneravel”, e de quais
demandas merecem reconhecimento, ndo ¢ neutra, mas socialmente produzida e

sustentada por estruturas que orientam a a¢do publica. Assim, decisdes em ciéncia e
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tecnologia, inclusive no campo da satde, ndo apenas respondem a vulnerabilidade, mas
elas também a configuram e a institucionalizam.

Como destacam Restivo e Croissant (2008), a compreensao de que pensamentos,
culturas e vida humana sdo construidos socialmente reforga a importancia de ver ciéncia
e tecnologia como parte de processos culturais e interativos. Esses autores, retomando
Latour ¢ Woolgar (1979), lembram que a construcdo de sentido na ciéncia esta
intimamente ligada a constru¢do social do conhecimento. Para eles, o realismo ¢ a
condic¢do de existéncia de qualquer ciéncia, e sociedade e mentalidade derivam de rituais
de interagdo que constituem a vida humana.

Assim, tanto a literatura internacional critica quanto a CTS latino-americana
convergem ao afirmar que ciéncia e tecnologia ndo sdo fins em si mesmas, mas
ferramentas cuja legitimidade depende de seu alinhamento a projetos de sociedade que
priorizem a equidade, a justi¢a social e a sustentabilidade. Como sintetiza Dagnino
(2014), democratizar a politica cientifica significa ndo apenas abrir canais de
participacdo, mas garantir que eles influenciem desde a formulagdo até a implementagao

das politicas de ciéncia, tecnologia e inovagao.

2.6 UM OLHAR DA CIENCIA, TECNOLOGIA E BIOETICA

Os avangos cientificos e tecnologicos tém produzido transformagdes profundas
na vida cotidiana, na organizagao social e nos sistemas de saude. A crescente presenca da
inteligéncia artificial (IA) e de dispositivos automatizados em atividades humanas —
desde eletrodomésticos inteligentes até tecnologias médicas de ponta — revela tanto as
possibilidades de inovagdo quanto os riscos e incertezas inerentes ao processo (PEREZ,
2021). Como observa Coeckelbergh (2013 apud PEREZ, 2021), cada esfor¢o para
eliminar vulnerabilidades por meio da tecnologia gera automaticamente novas
vulnerabilidades, configurando um cenario em que inovagdo e risco caminham lado a
lado. Essa tensdo exige que a ciéncia seja constantemente acompanhada por reflexao
ética, especialmente quando os impactos afetam diretamente a saude e a dignidade
humanas.

A bioética surge nesse contexto como campo de articulagdo entre ciéncia,

tecnologia e valores sociais. Ainda em 1927, Fritz Jahr formulou o “imperativo bioético”
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— respeitar todo ser vivo como um fim em si mesmo — antecipando uma visdo ampliada
da ética em relacao a vida (GOLDIM, 2006). Décadas depois, Van Rensselaer Potter
cunhou o termo “bioética” para designar uma nova sabedoria capaz de orientar a ciéncia
em dire¢@o a sobrevivéncia digna da humanidade, definindo-a como uma “ponte” entre
ciéncias e humanidades (NUNES e NUNES, 2000; SGANZERLA, ZANELLA e
GRAESER, 2021). Potter (2016) defende a construgao de uma “ponte” entre as ciéncias
biologicas e as humanidades, superando visdes reducionistas e tecnocraticas que
poderiam comprometer o futuro da humanidade. Nesse sentido, a bioética € proposta nao
apenas como um campo aplicado a pratica médica, mas como uma ética global, capaz de
enfrentar os desafios ambientais, sociais ¢ culturais de uma sociedade em transformagao
acelerada.

A contribuigdo pioneira de Potter permanece atual ao destacar que a
sustentabilidade da vida exige decisdes politicas e cientificas guiadas por principios de
responsabilidade, prudéncia e solidariedade intergeracional, fundamentos que dialogam
diretamente com debates contemporaneos sobre equidade em saude e alocagdo de
recursos escassos. Paralelamente, André Hellegers institucionalizou a bioética em moldes
biomédicos no Kennedy Institute, consolidando-a no campo da satide (GOLDIM, 2006).

Nos anos 1970, Beauchamp e Childress (2013) sistematizaram o chamado
paradigma principialista, estruturado nos principios da autonomia, beneficéncia, ndo
maleficéncia e justiga, que se tornou referéncia para a andlise ética de praticas clinicas e
pesquisas biomédicas. Entretanto, a aplicacdo universal desses principios mostrou-se
insuficiente para abarcar a complexidade dos dilemas contemporaneos. Hossne (2006)
destaca que tais principios, embora necessarios, ndo devem ser vistos como regras
absolutas, mas como referenciais que dialogam com outros valores, como dignidade,
solidariedade e vulnerabilidade. Essa concepgdo evita reducionismos e amplia o escopo
da reflexdo bioética, sobretudo em contextos de exclusdo e desigualdade, como o das
doencas raras.

A reflex@o de Pessini (2005) sobre a transicdo da bioética, da sua ancoragem
inicial na biomedicina para uma perspectiva ampliada de “vida plena”, oferece subsidios
importantes para compreender os dilemas atuais da avalia¢do de tecnologias em satide no
Brasil. Ao defender uma bioética global, inspirada em Potter, que articula satde, justica

social, ecologia e responsabilidade com as geragdes futuras, o autor sinaliza a necessidade
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de que decisoes institucionais ultrapassem a logica estritamente biomédica e econdmica.
No caso da CONITEC, esse horizonte ético permite problematizar a centralidade dos
critérios de custo-efetividade e ressaltar que a analise de tecnologias para doengas raras
deve incluir dimensdes de equidade, vulnerabilidade e integralidade do cuidado. Nesse
sentido, a bioética da vida plena dialoga diretamente com o SUS, ao propor que a
avaliacdo de tecnologias incorpore ndo apenas a viabilidade financeira, mas também o
compromisso com a dignidade humana, a sustentabilidade do sistema e a prote¢do de
populagdes em situacdo de maior fragilidade.

No Brasil e na América Latina, criticas ao principialismo levaram ao
desenvolvimento da bioética de protecdo e da bioética de intervencdo, que enfatizam
prudéncia, precaucdo, solidariedade e equidade como principios indispensaveis em
sociedades vulnerabilizadas (SCHRAMM, 2000; GARRAFA et al.,, 2017). Esse
deslocamento teoérico € especialmente relevante para as doengas raras, cujos pacientes
enfrentam barreiras de acesso ao diagndstico e a terapias de alto custo. Nesses casos, a
bioética nao pode se limitar a analise biomédica, devendo incluir dimensdes sociais e
politicas que garantam justiga distributiva. Estudos sobre a realidade brasileira reforcam
que a saude deve ser entendida como direito inaliendvel, e que uma bioética critica deve
enfrentar as desigualdades estruturais, promovendo inclusdo, universalidade e
participagdo social (BARCHIFONTAINE; TRINDADE, 2019).

A nog¢ao de vulnerabilidade ocupa papel central na bioética contemporanea.
Schramm (2000) ressalta que sujeitos expostos a riscos acrescidos — seja por condi¢oes
biologicas, sociais ou econdomicas — demandam especial atengdo ética e politica. No
campo das doengas raras, a vulnerabilidade ¢ multifacetada: manifesta-se na dificuldade
de obter diagndstico precoce, na escassez de especialistas, na dependéncia de
medicamentos 6rfaos e no alto custo de terapias inovadoras. Esses fatores criam uma
situagdo de dupla exclusio — pela condicdo clinica rara e pelo acesso restrito as
tecnologias de satde. Para além da vulnerabilidade bioldgica, portanto, emergem
vulnerabilidades sociais e politicas que exigem mecanismos especificos de prote¢do e
justica distributiva (SCHRAMM, 2000; SANTOS, 2020).

A solidariedade, por sua vez, aparece como categoria €tica fundamental para
responder a tais vulnerabilidades. Bastos et al. (2021) destacam que, em tempos de crise,

a solidariedade ultrapassa o ambito individual para se materializar como responsabilidade
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coletiva, traduzida em politicas publicas inclusivas e em praticas de cooperacao social.
Aplicada as doengas raras, a solidariedade implica reconhecer a legitimidade das
demandas de pequenos grupos, cujas vozes sdo frequentemente invisibilizadas no
processo decisorio. Esse reconhecimento nao se restringe ao cuidado clinico, mas envolve
a criacdo de redes de apoio entre pacientes, familias, associagdes civis e o proprio Estado,
de modo a assegurar que a raridade ndo se converta em negligéncia. Nesse sentido, a
solidariedade se conecta a equidade, reforcando a necessidade de distribuir recursos de
forma diferenciada para garantir justi¢a real aos mais vulneraveis (BASTOS et al., 2021;
BARCHIFONTAINE; TRINDADE, 2019).

Além disso, o avango da biotecnociéncia introduz novos dilemas, como
evidenciado pelo Projeto Genoma Humano, que redefine conceitos de satide, autonomia
e corpo em meio a relagdes de poder e interesses econdomicos (SOARES e SIMIONI,
2018). Para Schramm e Escosteguy (2000), a convivéncia entre o paradigma
biotecnocientifico, que estimula a incorporagdo tecnolédgica, € a cultura dos limites, que
exige escolhas e prioridades, coloca em evidéncia conflitos éticos relacionados a
equidade, a alocacdo de recursos e a efetividade das tecnologias em satde. A avaliacio
tecnologica, portanto, ndo pode prescindir da dimensdo ética, sob pena de legitimar
iniquidades e aprofundar desigualdades.

No cenério das doencas raras, essa tensdo se expressa de forma contundente:
enquanto familias e organizacdes de pacientes demandam acesso a terapias inovadoras, o
sistema de saude precisa equilibrar sustentabilidade orcamentaria, efetividade clinica e
justica distributiva. Nessa intersecdao, a bioética atua como campo critico que conecta
ciéncia, tecnologia e sociedade, defendendo que a raridade de uma condi¢do ndo pode
justificar a exclusdo de direitos. Assim, ciéncia, tecnologia e bioética se entrelacam em
um esforco de construcao social que busca assegurar equidade, solidariedade e dignidade
as pessoas em situacao de vulnerabilidade.

A busca por equidade em saude, especialmente no contexto das doengas raras
como a hemofilia, ndo pode se resumir a uma mera aplicacdo igualitaria de protocolos
clinicos. Conforme destacam Gois et al. (2022), a aplicacdo uniforme de diretrizes
terapéuticas, embora 1til para fins de padronizagdo e controle de custos, pode
paradoxalmente gerar iniquidades, ja que ignora a singularidade biopsicossocial de cada

paciente. Nesse sentido, a equidade exige reconhecer que protocolos devem ser
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entendidos como sugestdes e ndo como limites absolutos, permitindo que o cuidado seja
ajustado as necessidades especificas de cada individuo. Essa perspectiva desloca o debate
de uma logica estritamente utilitarista — centrada em custo-efetividade e no “paciente
médio” — para uma abordagem ética que incorpora justica, precaugdo e considera¢ao da
qualidade de vida. Assim, garantir acesso singular e flexivel ao tratamento representa ndo
apenas uma decisao técnica, mas um imperativo bioético que reafirma o compromisso do

SUS com a universalidade e a integralidade do cuidado

2.7 EQUIDADE EM SAUDE

Equidade em saude foi tratado como conceito a partir de 1992, por Margaret
Whitehead, que evidenciou a dimensao ética e social da iniquidade (CORGOZINHO e
OLIVEIRA, 2016). Whitehead (1992) reconhece que a equidade idealiza que todos
tenham as mesmas oportunidades justas de alcancar o melhor potencial de satde.

O pensamento aristotélico ¢ o fundamento raiz da equidade e, mesmo com criticas,
contribuiu para o desenvolvimento conceitual da equidade. Por sua definigdo, ¢ possivel
compreender que a lei posta ou escrita ndo ¢ suficiente para promover a justiga, pois a lei
se restringe aos casos ordinarios € de maneira geral, sendo necessario recorrer a equidade
para buscar uma propor¢do que permita aos envolvidos terem proporcionalmente
determinado bem, ou seja, a equidade aplicada ao singular e aos casos particulares pode
corrigir a lei ou ir além do que ela alcanga (CORGOZINHO e OLIVEIRA, 2016).
Aristoteles, em FEtica & Nicomaco (2009) preconiza que justica e equidade sdo
basicamente sindnimas, € que a equidade € mais poderosa que a justica, uma vez que pode
ser justa, sem se prender a lei, mas na medida em que permite retificar a justiga legal ou
o defeito da lei.

O julgamento por equidade, admitido excepcionalmente pelo Cédigo de Processo
Civil Brasileiro, € constituido por uma decisdo com base no bom senso € no senso de
justica, aplicando-se a justi¢a ao caso concreto sem referéncia a legislagdo. E o decidir
sem as amarras da lei e seus limites. No Judiciario, € a aplicacdo da equidade enquanto
misericordia (DAVID, 2021). Segundo David (2021, p. 1020), “toda decisdo precisa ser

equitativa, ou seja, todo julgamento deve ser norteado pela equidade”.
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A equidade tem caracteristica universal e permite corrigir a lei, pois nem tudo ¢
passivel de legislagdao ou de ser legislado. A aplicacdo do Direito na realidade deve
considerar a vida humana e os fatores que impactam sobre ela, ndo sendo, portanto, uma
mera reprodu¢do da norma juridica (DAVID, 2021). Ao se deparar com situagdes
concretas, o intérprete da lei pode, amparado na equidade, corrigir eventuais equivocos
do legislador, pois se vé diante de algo excepcional e ¢ preciso corrigi-la para nao cometer
injustigas ou perpetua-las. Assim, € preciso entender que a lei € geral e abstrata, e existem
circunstancias em que ndo ¢ possivel um tratamento universal (CORGOZINHO e
OLIVEIRA, 2016).

Segundo Rawls (2002), a justiga como equidade ndo ¢ uma teoria teleoldgica, mas
sim deontoldgica, em que o bem nao ¢ especificado sem vinculo com o justo, nem o justo
¢ interpretado como maximizador do bem. Na teoria da justica como equidade, Rawls
(2002) explica que as pessoas partem de um principio de liberdade igual para todos, sem
considerar seus proprios interesses pessoais. Acabam por reconhecer que o que ¢ o bem
para si, decorre dos principios da justica ou, no minimo, ndo os violam diretamente.
Prevalece, assim, um sentimento de que as privagdes alheias ¢ algo errado e ndo traz
satisfacdao para si mesmo. Na justica como equidade, o conceito de bem vem depois do
conceito de justo e a justica, portanto, tem prioridade, sendo que qualquer interesse que
possa viola-la ndo tem nenhum valor. Essa ¢ a caracteristica central da justiga como
equidade. Os principios do justo impdem restri¢des as satisfagdes pessoais, de forma que
o individuo, ao buscar seus desejos e aspiracdes, respeite tais restrigdes para que os fins
sejam equitativamente atingidos (RAWLS, 2002).

Rawls (2002, p. 35) preconiza que “o ideal moral da justiga como equidade esta
mais profundamente incorporado nos principios fundamentais da teoria ética”. Friel
(2017), ao interpretar Rawls, entende que sua teoria esta centrada nas estruturas que
propiciam as oportunidades e se forma em torno da importancia de se criar instituigdes
justas, que inclui governos, mercados e os sistemas sociais.

A igualdade de oportunidades para alcangar o seu potencial de saude ¢ o pilar da
equidade em saude, sendo que a mera disponibilidade de recursos sem garantia de acesso
constitui obstaculo aos individuos para a utilizagio dos servicos de saude

(CORGOZINHO e OLIVEIRA, 2016). O principio da equidade como interface da justi¢a
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distributiva, associada aos direitos das minorias, ganhou relevancia nas discussoes acerca
de politicas publicas, porém com pouca base teorica (FREITAS et al. (2021).

Segundo Paim e Silva (2010), com base no pensamento aristotélico de justica ¢
possivel diferenciar a equidade vertical da equidade horizontal. A primeira aplicaria a
desigualdade para os desiguais, enquanto a segunda pressupde igualdade aos iguais. A
revisdo sistematica de literatura de Porto et al. (2019) integra o corpo de pesquisas que se
fundamentam na concepg¢ao liberal de equidade, elucidando os conceitos de equidade
horizontal e vertical. Observaram que, no Brasil, na maioria dos estudos publicados a
equidade esté associada ao fator essencial de justica social, sendo a equidade uma forma
de buscar e garantir o direito social a satude, fortalecendo o papel do individuo no Estado
democrético.

Contudo, quando ocorrem grandes desigualdades, ainda que a igualdade seja um
importante valor, tratar de forma igual os desiguais quanto ao acesso aos servigos de
saude, por exemplo, ajudaria a manter as desigualdades. “A nog¢ao de equidade admite a
possibilidade de atender desigualmente os que sdo desiguais, priorizando aqueles que
mais necessitam para poder alcancar a igualdade” (PAIM e SILVA, 2010, p. 111).
Segundo Paim e Silva (2010), existe uma correlagdo entre a universalidade e a equidade
com o principio da igualdade, em associacdo a ideia de justica que esta presente no
pensamento de grandes filosofos.

Corgozinho e Oliveira (2016, p. 438) afirmam que “a equidade em satde ¢ um
conceito €tico fundado no principio da justiga distributiva de John Rawls.” Preceituam,
ainda, que a equidade ¢ um conceito ético normativo diferente da igualdade, que
possibilita a discussao ética sobre a escassez dos recursos e sua distribui¢do, com destaque
aos grupos vulneraveis para as intervencdes. A equidade, portanto, permite corrigir aquilo
que a igualdade agride e fazer aquilo que a justi¢a deve realizar, considerando que a
igualdade pode ser imperfeita diante dos objetivos da justi¢a. Pela equidade em saude
busca-se 0 aumento de oportunidades e a ampliacdo da atengdo sobre os grupos mais
vulneraveis da sociedade, visando diminuir as injusticas (CORGOZINHO e OLIVEIRA,
2016).

Paim (2006) destaca que, desde a realizacdo da 11* Conferéncia Nacional de
Saude, ocorrida em 2000, o Conselho Nacional de Satide vem formulando proposicdes e

compromissos aos governantes para a constru¢do da equidade. Contudo, ainda persistem
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os desafios para implementar o arcabougo epistémico e operacional do SUS e, sendo
assim, o principio da equidade em saude ainda ndo foi incorporado total e efetivamente,
muito embora seja um eixo estruturante do sistema (FREITAS et al. (2021). Para Paim
(2006), o SUS enquanto politica publica, sob os pilares da igualdade, universalidade e
justica social, tem grande potencial de alcangar a equidade, na medida em que este
principio for concebido a luz da ética e da justica.

Na satude publica, a equidade enfatiza as questdes relativas a distribuigdo de
recursos que cria desigualdade em saude que atinge grupos vulneraveis. Dessa forma, as
politicas publicas de saide devem ser norteadas pelo principio ético da equidade para
moldar praticas que priorizem recursos de forma a reduzir as desigualdades
(CORGOZINHO e OLIVEIRA, 2016).

Para Paim (2006), a equidade pode ser considerada sindnimo da igualdade, do
ponto de vista semantico e etimoldgico. Os textos técnicos e doutrindrios ndo se
preocupam com precisdo conceitual, ao tempo em que tentam distinguir a equidade da
no¢do de igualdade sob o enfoque econdmico e da justica. Pelo enfoque econdmico,
tratam da distribui¢do mais eficiente dos recursos, ja sob o enfoque da justiga, associam
a equidade a correcao daquilo que a igualdade agride e se apresenta como imperfeita para
propiciar o que € justo. Todavia, Paim (2006) pontua que a equidade, enquanto objetivo
do SUS, aparentemente ¢ entendida como igualdade.

Segundo Paim (2006), os recursos disponiveis para a saude sdo distribuidos de
forma desigual entre as regides, estados € municipios, areas urbanas € rurais, assim como
entre periferia e centro das cidades, que reproduzem um consumo diferenciado de
servicos de satde. Afirma que ha evidéncias que apontam para a necessidade de uma
redistribuicdo geografica de recursos financeiros em favor das regides Norte e Nordeste
do pais, muito embora sejam vistas iniciativas no SUS para redugdo das desigualdades na
distribuicao de recursos.

O desenvolvimento de metodologias para andlise das desigualdades em satde
combinado com investigacdes em politica e economia da saude podem contribuir e
orientar a formulacdo de politicas publicas que promovam a equidade e reduzam as
iniquidades. Garantir o acesso aos servicos de satde nao ¢ suficiente, € preciso reduzir as
desigualdades que acompanham o adoecer e o morrer dos individuos que forma diferentes

grupos sociais (PAIM, 2006). “Conceber e implementar servicos de saiide universais
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pode ser uma estratégia de assegurar as classes populares acesso a servigos de melhor
qualidade e, portanto, exercitar a equidade” (PAIM e SILVA, 2010, p. 112).

Freitas et al. (2021) enfatizam que, para compreender o significado de equidade e
iniquidade, ¢ preciso ir além da doenga que esta sendo tratada, devendo ser considerado
o contexto no qual a pessoa vive, pois, a saude do individuo ¢ resultado de combinacdes
genéticas, como também sofre alteracdes decorrentes de fatores sociais,
comportamentais, culturais, ou seja, o foco deve estar sobre o ser humano como pessoa
exposta a tudo isso.

Segundo Freitas et al. (2021), o direito constitucional a satude e a equidade vem se
tornando cada vez mais fragil diante da mercantilizacdo da satide, em que poucos
privilegiados usufruem de dupla cobertura, com o SUS e os planos de satde privados,
além de terem condic¢des de recorrerem a judicializacdo para acessar tratamentos de alto
custo, 0 que compromete recursos que poderiam ser destinados aos mais carentes.

A partir do conceito de equidade, as diferengas entre os individuos devem ser
reconhecidas, de forma a introduzir tratamentos diferenciados para reduzir as
desigualdades existentes. As politicas ptblicas devem saber eleger os grupos vulneraveis
e conhecer suas necessidades e, para isso, a bioética € capaz de fornecer instrumentos
tedricos, fundamentados na equidade, para problematizar a alocacdo dos recursos em
saide (CORGOZINHO e OLIVEIRA, 2016).

Corgozinho e Oliveira (2016) identificaram na literatura empirica que grandes
disparidades na renda geram desigualdades na satide, que afetam diretamente o bem-estar
dos individuos. Friel (2017) confirma que as causas das desigualdades sdo complexas e
constituem um somatorio de fatores politicos, econdmicos e sociais, muito embora todos
sejam causados pelo homem. Segundo Friel (2017, p. 573), “a satde € produto e reflexo
da atencao da sociedade a um padrdao adequado, ao alcance de todos, nas condi¢cdes em
que vive a sua populagdo.”

A equidade em satde pode ser interpretada como igualdade de oportunidades para
a busca de saude, como também uma obriga¢do social de promover uma igualdade
razoavel entre as pessoas, quanto aos resultados no contexto da satde (FRIEL, 2017). A
equidade permite que a justiga seja concretizada por meio da prestagdo dos servicos de

satde a um grupo especial, que precisa de interven¢ao (PAIM e SILVA, 2010).
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Em qualquer pais, as condi¢des de vida e de trabalho, bem como a hierarquia
social correspondem a satde vivida pelos diferentes grupos de pessoas. Sendo assim, os
sistemas e servicos de satde, educacao, habitagdao e de proteg¢do social sdo vitais para a
saude (FRIEL, 2017). Em 2015, a OMS destacou em seu relatorio sobre financiamento
em saude, o uso ineficiente e desigual dos recursos como uma das principais barreiras a
universalidade na satde, sendo a equidade um dos caminhos para atingir esse objetivo
(PORTO et al. 2019). A equidade vem sendo uma das referéncias para a elaboragao das
politicas publicas, inclusive para organismos internacionais, ficando a integralidade em
segundo plano (PAIM e SILVA, 2010).

A mera existéncia de oportunidades para a satde ndo é suficiente. E preciso
detectar e corrigir processos e estruturas em que pessoas sao privados das oportunidades
ou ndo podem aproveitd-las de forma significativa (FRIEL, 2017).

Paim e Silva (2010) destacam que tem aumentado o numero de pesquisas sobre
desigualdades em satude, em que a iniquidade € associada a injustica, seja como igualdade
negada ou como produto constituido pela propria sociedade. As disparidades em satde
geram vulnerabilidade e, em algumas regides do pais, as evidéncias confirmam as
desigualdades, tais como as menores coberturas em terapia intensiva identificadas nas
regides Norte e Nordeste (CORGOZINHO e OLIVEIRA, 2016).

Assim como a desigualdade, a vulnerabilidade as doengas e adversidades da vida
se da de maneira diferente de acordo com a individualidade, regido onde se vive e grupo
social do qual faz parte, sendo que esses fatores se relacionam com a pobreza, nivel de
educagio e crises econdomicas (MUNOZ SANCHEZ e BERTOLOZZI, 2007). Para Palma
e Mattos (2001), a vulnerabilidade social estd relacionada aos grupos sociais excluidos,
discriminados ou com incapacidade de reagir as estruturas sociais que os colocam nessa
condigao.

Os principios da equidade e justica, apds serem inseridos na Declaragdo Universal
de Bioética e Direitos Humanos (DUBDH), impulsionaram a discussdo do tema justica
social em saude pela bioética e, nessa perspectiva, a equidade em saude remetera as
questdoes de alocagdo de recursos publicos em favor de grupos vulnerdveis e da
priorizagao dos menos favorecidos, representando um critério moral de imparcialidade
dos gestores e implicando o debate ético sobre oportunidades aos individuos dentro do

contexto em que vivem. A partir do principio da equidade previsto na DUBDH, € possivel
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sustentar que o Estado tem obrigagdes distributivas que o obriga moralmente a corrigir
desigualdades criadas pelas disparidades e iniquidades (CORGOZINHO e OLIVEIRA,
2016).
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3. OBJETIVOS
3.1 OBJETIVO GERAL

Compreender em que medida as vulnerabilidades das pessoas portadoras de doencas raras
impactam nas decisdes, apos participacao social, no contexto dos processos de avaliagao

de tecnologias em satide da CONITEC, a luz da bioética.

3.2 OBJETIVOS ESPECIFICOS

Mapear as vulnerabilidades enfrentadas por pacientes com doencas raras no contexto dos

processos de avaliacdo de tecnologias em saude conduzidos pela CONITEC.

Analisar o conteudo das Consultas Publicas referentes as avaliagdes de tecnologias para

doengas raras, caracterizando a participacdo social.

Avaliar os fatores tematicos que fundamentam as decisdes do colegiado da CONITEC

em casos de doengas raras.

Compreender as contribui¢des apresentadas nas Consultas Publicas que motivaram

mudangas entre a decisdo preliminar e a decisdo final.
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4. PERCURSO METODOLOGICO

Trata-se de uma pesquisa descritiva que tem como objetivo geral compreender em
que medida as vulnerabilidades das pessoas portadoras de doencgas raras impactam nas
decisdes, ap0Os participacao social, no contexto dos processos de avaliagdo de tecnologias
em saude da CONITEC, a luz da bioética, o qual esta escorado em dois eixos tedricos:
Avaliacdo de Tecnologias em Satde (ATS) e bioética.

Constitui-se como objeto de estudo a Comissdo Nacional de Incorporacdo de
Tecnologias no Sistema Unico de Satude (CONITEC), que, segundo informagdes
publicadas no site www.gov.br/CONITEC: “é um 6érgao colegiado de carater permanente,
integrante da estrutura regimental do Ministério da Satude, e tem como objetivo assessorar
o Ministério da Satude nas atribui¢des relativas a incorporacao, exclusao ou alteragao pelo
SUS de tecnologias em satde, bem como na constitui¢do ou alteragdo de protocolos
clinicos e diretrizes terapéuticas”.

A CONITEC ¢ responsavel pela incorporagdo de novos medicamentos no SUS,
inclusive medicamentos para doengas raras que sdo objeto desta pesquisa.

Na secdo “Recomendagdes da CONITEC” sdo publicados anualmente, desde
2012, as decisdes sobre as tecnologias avaliadas e indicagdes. A pagina contém os
relatorios com recomendacao final da CONITEC e as respectivas Portarias da Secretaria
de Ciéncia, Tecnologia, Inovagdo e Insumos Estratégicos em Satde do Ministério da
Saude.

Com relagdo as doengas raras, existe uma lista divulgada pela Biblioteca Virtual
em Saude do Ministério da Saude, que ¢ uma referéncia exemplificativa das principais
doengas raras e ndo uma relacao taxativa, ressaltando que a CLN2, por exemplo, ndo esta
descrita na referida lista e ¢ um exemplo de doenga ultrarrara.

A lista do Ministério da Saude estd disponivel no endereco eletronico:
https://bvsms.saude.gov.br/28-02-dia-das-doencas-raras/, € contém as seguintes doencas:
Acromegalia; Anemia apldstica, mielodisplasia e neutropenias constitucionais;
Angioedema; Aplasia pura adquirida cronica da série vermelha; Artrite reativa,
Biotinidase; Deficiéncia de hormoénio do crescimento — hipopituitarismo;
Dermatomiosite e polimiosite; Diabetes insipido; Distonias e espasmo hemifacial;

Doenga de Crohn; Doenga falciforme; Doenca de Gaucher; Doenga de Huntington;
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Doenga de Machado-Joseph; Doenga de Paget — osteite deformante; Doenga de Wilson;
Epidermolise bolhosa; Esclerose lateral amiotréfica; Esclerose multipla; Espondilite
ancilosante; Febre mediterranea familiar; Fenilcetonuria; Fibrose cistica; Filariose
linfatica; Hemoglobinuria paroxistica noturna; Hepatite autoimune; Hiperplasia adrenal
congénita; Hipertensdo arterial pulmonar; Hipoparatireoidismo; Hipotireoidismo
congénito; Ictioses hereditarias; Imunodeficiéncia primaria com predominancia de
defeitos de anticorpos; Insuficiéncia adrenal congénita; Insuficiéncia pancreatica
exocrina; Leucemia mieldide cronica (adultos); Leucemia mieldide cronica (criangas e
adolescentes); Lupus eritematoso sist€émico; Miastenia gravis, Mieloma multiplo;
Mucopolissacaridose tipo I; Mucopolissacaridose tipo II; Osteogénese imperfeita;
Purpura trombocitopénica idiopatica; Sarcoma das partes moles; Sindrome hemolitico-
urémica atipica (Shua); Sindrome de Cushing; Sindrome de Guillain-Barré; Sindrome de
Turner; Sindrome nefrética primaria em criangas e adolescentes; Talassemias; Tumores
neuroenddcrinos (TNEs). Foi incluida a CLN2 na lista para fins desta pesquisa.

Esta pesquisa inscreve-se no campo das investigagdes qualitativas, cuja énfase
recai sobre a compreensao aprofundada de fendmenos sociais a partir da analise de
significados, contextos e interagdes. O objetivo geral da investigagdo ¢ compreender em
que medida as vulnerabilidades das pessoas com doencas raras impactam nas decisoes,
apOs participagdo social, no contexto dos processos de avaliagdo de tecnologias em satude
conduzidos pela Comissdo Nacional de Incorporacio de Tecnologias no Sistema Unico
de Satude (CONITEC).

O percurso metodoldgico adotado consistiu em uma anélise documental, tendo
como fontes os relatdrios técnicos disponibilizados publicamente no site da CONITEC,
no periodo de 2015 a 2024, tendo como base a lista do Ministério da Saude. A sele¢ao
dos documentos seguiu critérios previamente definidos: foram incluidos todos os
relatorios que trataram da avaliacdo de tecnologias voltadas para doengas raras com o
objetivo especifico de incorporacdo no SUS, no periodo de 2015 a 2024.

Foram identificados 83 relatorios, os quais foram integralmente lidos e inseridos
no software ATLAS.ti versao 25. A identificacdo das vulnerabilidades foi realizada por
meio da codificagdo de trechos dos documentos que remetiam a dimensao bioética, com
énfase na nocdo de vulnerabilidade dos sujeitos afetados pelas doencas raras. Foram

identificadas inicialmente 304 citacdes, que passaram por uma segunda etapa de
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categorizacao indutiva, conforme preconizado por Bardin (2011), a partir da recorréncia
e relevancia das unidades de sentido observadas nos dados. Os codigos definidos ao final
foram: alta morbidade ou mortalidade, ansiedade e depressao, crises diversas, dores e
internagdes, deformidade fisica, deslocamento para tratamento, disfuncdo
comportamental, doencas secundarias, disfuncdo sexual, efeitos ou sintomas
incapacitantes, vulnerabilidades da parte motora ou fisica, necessidade de cuidador,
vulnerabilidades psiquicas, cognitivas ou neurologicas, sintomas e desconfortos graves e
tratamento continuo, doloroso ou com efeitos colaterais.

Apds a etapa de codificagdo inicial, os 304 trechos identificados foram
organizados por meio de uma categorizacdo tematica, em conformidade com a segunda
fase da analise de conteudo proposta por Bardin (2011), que prevé a classificagdo das
unidades de registro em categorias significativas. Assim, os codigos foram agrupados em
quatro grandes dimensdes de vulnerabilidade: (1) funcionais e fisicas, reunindo mengdes
a limitagdes corporais, dores, crises e sintomas incapacitantes; (2) clinicas e biologicas,
relacionadas a gravidade da condicdo e suas repercussdes organicas; (3) psiquicas e
mentais, voltadas aos aspectos emocionais, comportamentais e cognitivos; e (4) sociais e
de cuidado, que englobam situagdes de dependéncia e barreiras de acesso. Essa
categorizagao foi fundamental para a estruturagao e interpretacdo dos dados apresentados
na etapa de resultados.

A fundamentacdo da analise foi embasada nos principios da analise de contetido,
conforme propostos por Laurence Bardin. Segundo a autora, esse método consiste em um
conjunto de técnicas de andlise das comunicagdes, visando obter, por procedimentos
sistemdticos e objetivos de descricio do contetido das mensagens, indicadores que
permitam inferéncias relativas as condi¢des de produ¢do ou recepcao dessas mensagens.
A andlise de contetido envolve trés etapas essenciais: (1) pré-analise, com a organizacao
e leitura flutuante do material; (2) exploracao do material, com defini¢cdo e aplicagao das
categorias de andlise; e (3) tratamento dos resultados, inferéncia e interpretaciao
(BARDIN, 2011).

Outro eixo da analise se concentrou nas consultas publicas associadas aos
processos de incorporagdao. Foram excluidos do corpus documental os relatorios cujas
demandas se referiam a ampliacdo de uso, exclusdo de tecnologias ou outros tipos de

recomendacdo que ndo envolvessem diretamente um pedido de incorporagdo. Foram
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incluidos 75 relatérios. Foram examinados, em cada relatorio técnico, os itens referentes
as consultas publicas. Foram coletados dados sobre os atores participantes, identificando-
se as categorias de contribuintes (tais como pacientes, familiares, profissionais de satde,
instituicdes, sociedade civil etc.), com a sistematizacdo desses dados por meio de
planilhas do Microsoft Excel, organizadas por nimero e ano do relatdrio. Também foram
registradas as decisoes do colegiado, para comparagao entre as decisdes preliminares e
finais, com o objetivo de verificar mudancgas de posicionamento entre os dois momentos
deliberativos da CONITEC (ex.: recomendagdo de incorporagdo na fase preliminar
alterada para ndo incorporagdo na decisdo final, ou vice-versa).

Adicionalmente, foram analisadas as justificativas apresentadas pelo Plenario do
Colegiado da CONITEC nos pareceres técnico-cientificos, tanto nas decisdes
preliminares quanto nas finais. Essas justificativas foram lidas, extraidas e sistematizadas
em planilhas descritivas e comparativas. As justificativas textuais foram submetidas a
uma codificagdo tematica indutiva, buscando reconhecer padrdes de argumentagdo
associados a trés dimensdes principais: dimensdo econdmica — englobando expressoes
relacionadas a custo e impacto orcamentdrio; dimensdo metodologica — envolvendo
referéncias a consisténcia e qualidade das evidéncias; e dimensdao social — reunindo
fatores ligados a percepcao de beneficio clinico ou a participacdo social. A categorizagdo
buscou evidenciar como os argumentos relacionados a custo-efetividade, robustez das
evidéncias cientificas, impacto or¢camentario, equidade, acesso e contexto social foram
mobilizados nos processos decisorios.

Na etapa de sistematizagao das contribui¢des oriundas das consultas publicas, as
manifestagdes registradas nos relatorios da CONITEC ndo foram transcritas
integralmente. Optou-se por realizar uma sintese fiel, baseada nas descri¢des e exemplos
apresentados nos documentos oficiais. Essa escolha metodoldgica deve-se a trés razoes
principais: (1) nem todos os relatorios disponibilizam os textos completos enviados pelos
participantes, muitas vezes apresentando apenas resumos elaborados pela propria equipe
técnica; (i1) diversas contribui¢des sdo agrupadas em blocos temadticos, o que exige um
processo de reorganizagdo para permitir comparagdo entre relatdrios; e (iii) a sintese
possibilita a padronizac¢ao da informagao em formato de planilha, garantindo legibilidade

e viabilidade de analise transversal.
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Dessa forma, cada contribui¢do registrada nas planilhas corresponde a uma
unidade de sentido extraida dos relatdrios, preservando a fonte da manifestacao (paciente,
profissional de saude, sociedade médica, gestor, industria, entre outros) e a ideia central
do argumento apresentado. Embora ndo se trate de uma copia literal, o procedimento
buscou manter a fidelidade ao contetido original e assegurar que as categorias analiticas
empregadas refletissem de modo consistente as vozes presentes nos processos avaliativos.

Por tratar-se de uma pesquisa baseada exclusivamente em documentos de
dominio publico, sem coleta de dados junto a participantes humanos, nao houve
necessidade de submissio ao Comité de Etica em Pesquisa, conforme estabelece a
Resolugdo n° 510/2016 do Conselho Nacional de Satude, que dispensa tal exigéncia para

estudos que nao envolvem seres humanos direta ou indiretamente.
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5. RESULTADOS E DISCUSSAO

A pesquisa realizada com os relatdrios técnicos da CONITEC, decorrentes da
avaliacdo de tecnologias para doengas raras visando a incorporacao no SUS, mostrou que
nos ultimos 10 anos, as vulnerabilidades dos portadores de doencas raras e sua
participacdo na Consulta Publica influenciaram muito pouco as decisdes do colegiado. O
fator tematico que apareceu com mais frequéncia nas decisdes do colegiado foi o custo
elevado das tecnologias.

Em 10 anos, a CONITEC avaliou 83 demandas e emitiu 75 relatérios sobre
incorporagdo de novas tecnologias, em sua maioria medicamentos. Em 22 processos
houve mudanga do parecer preliminar de recomendacdao de ndo incorporagdo, que
passaram a ter recomendacdo de incorporacao na decisdo final, apds consulta publica. O
principal fator que motivou a mudanca de parecer foi econdmico e em apenas 2 processos
nao houve vinculo com fator econdmico.

Em 52 processos, ndo houve mudanga do parecer preliminar na decisao final, apos
consulta publica. Em 35 processos havia parecer preliminar desfavoravel a incorporagao
e em 17 processos a recomendagdo preliminar era favoravel a incorporagdo, sendo que
em todos os casos a decisdo final manteve o parecer preliminar. Tanto para manter a
recomendacao de ndo incorporagdo, quanto para manter a recomendag¢ao de incorporacao,
esteve presente o fator economico que foi determinante para a decisao final, tais como o
impacto orcamentario elevado e o impacto or¢gamentario favoravel, respectivamente.

A seguir, sao detalhados os aspectos quantitativos e qualitativos dos resultados.

5.1 VULNERABILIDADES IDENTIFICADAS NOS RELATORIOS DA
CONITEC

A andlise dos 83 relatdrios técnicos relacionados a avaliacao de tecnologias para
doengas raras, realizados pela CONITEC, permitiu identificar um conjunto significativo
de trechos que expressam ou fazem referéncia a situagdes de vulnerabilidade das pessoas
acometidas por essas condigdes, dentro da dimensdo bioética. Ao todo, foram extraidas

304 citagdes, que passaram por um processo de codificagdo no software ATLAS.ti
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(versdo 25), com base na metodologia de analise de contetido (BARDIN, 2011), visando
compreender como tais vulnerabilidades sdo representadas nos pareceres técnicos.

A partir de uma leitura sistematica e indutiva, foram definidos 15 codigos
tematicos que expressam diferentes manifestagdes de vulnerabilidade, tais como: crises
diversas, dores e internagdes (65 ocorréncias), efeitos ou sintomas incapacitantes (35),
motoras ou fisicas (42), necessidade de cuidador (20), psiquicas, cognitivas ou
neurologicas (23), entre outros. Essa andlise € mais bem visualizada na nuvem de palavras

a seguir:

Figura 5 — Manifestacdes de vulnerabilidades

ansiedade e depressio Necessidade de cuidador

deformidade fisica doencas secundarias

crises diversas, dores, internacoes

motoras ou fisicas dsfuncdo sexual

deslocamentos para tratamento
disfun¢io comportamental

Fonte: elaborado pela autora (2025)

Os codigos tematicos podem ser analisados por magnitude no grafico a seguir, que

sintetiza a frequéncia das vulnerabilidades:

Figura 6 — Magnitude das vulnerabilidades
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Fonte: elaborado pela autora (2025)

A codificacdo foi posteriormente organizada em quatro grandes dimensodes de
vulnerabilidade, de acordo com a natureza dos temas abordados: (1) funcionais e fisicas,
(2) clinicas e biologicas, (3) psiquicas e mentais, e (4) sociais e de cuidado.

O grafico a seguir demonstra estas dimensdes:

Figura 7 — Dimensdes de vulnerabilidade
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Vulnerabilidades psiquicas e mentais -
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Fonte: elaborado pela autora (2025)
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A dimensao funcional e fisica foi a mais expressiva, totalizando 191 citagdes (63%
do total). Os trechos agrupados nessa categoria evidenciam a recorréncia de situagdes
como dores constantes, episodios de crises, internagdes frequentes, sintomas limitantes,
deformidades e perda de mobilidade. Trata-se de uma dimensdo que aponta para o
impacto direto da doenga sobre a autonomia e a integridade corporal das pessoas afetadas.

A dimensao clinica e bioldgica apareceu em 61 citagdes (20%) e refere-se a
severidade das condicoes clinicas associadas as doengas raras, incluindo mencgoes a alta
morbidade ou mortalidade, ao surgimento de doengas secundarias e a disfuncao sexual.
Esses elementos contribuem para caracterizar o grau de comprometimento fisioldgico
imposto por essas enfermidades, bem como suas repercussdes sistémicas.

A dimensao psiquica e mental foi identificada em 29 trechos (10%) e evidencia o
sofrimento psicologico e emocional das pessoas com doencas raras, com destaque para
quadros de ansiedade, depressao, alteragdes cognitivas e comportamentais. Ainda que em
menor nimero, essas ocorréncias apontam para aspectos subjetivos frequentemente
invisibilizados nos processos técnicos de avaliagao.

Por fim, a dimensdo social e de cuidado, presente em 23 citagdes (8%), retine
mencodes a necessidade de apoio de terceiros, dependéncia de cuidadores, € aos desafios
enfrentados no acesso aos servigos de saude, como o deslocamento para tratamento em
outros municipios ou estados. Essas vulnerabilidades revelam obstaculos concretos a
participagdo social e a continuidade do cuidado em redes de atengdo pouco estruturadas
para acolher casos complexos.

A analise das 304 citagdes extraidas dos relatorios técnicos revelou uma
predominancia expressiva das vulnerabilidades funcionais e fisicas, que concentraram
191 ocorréncias. Essa categoria englobou relatos sobre crises diversas, dores intensas,
limitagdes motoras, sintomas incapacitantes e desconfortos fisicos significativos,
evidenciando o quanto as doencas raras impactam diretamente a funcionalidade e a
qualidade de vida das pessoas acometidas. Em seguida, destacaram-se as
vulnerabilidades clinicas e biologicas, com 61 mengdes, associadas a alta morbidade e
mortalidade, surgimento de doencgas secundarias e disfungdes organicas. As
vulnerabilidades psiquicas e mentais somaram 29 ocorréncias, refletindo o sofrimento
emocional, os impactos cognitivos e as alteragdes comportamentais descritas nos

relatorios. Por fim, as vulnerabilidades sociais e de cuidado foram mencionadas em 23
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trechos, sobretudo em referéncia a dependéncia de cuidadores e a necessidade de
deslocamentos frequentes para o acesso ao tratamento. Esses dados apontam para a
multifatoriedade da vulnerabilidade enfrentada por pessoas com doengas raras e reforcam
a necessidade de abordagens que considerem ndo apenas os aspectos clinicos, mas
também as dimensdes psicossociais e de acesso ao cuidado.

Essa sistematizacao revela que a produgdo técnica da CONITEC, mesmo sendo
voltada prioritariamente a avaliagdo de evidéncias cientificas e aspectos econdmicos,
incorpora de forma recorrente mengdes as diversas vulnerabilidades que atravessam a
vida das pessoas com doengas raras. Esse dado ¢ especialmente relevante no contexto de
uma analise bioética, na medida em que evidencia a interse¢do entre critérios técnico-

cientificos e consideragdes éticas sobre o sofrimento, a dignidade e a justica distributiva.

5.2 VULNERABILIDADES EM MULTIPLOS PLANOS NAS DOENCAS
RARAS: UMA ANALISE BIOETICA

Além dos impactos diretos na funcionalidade e saude fisica, as pessoas com
doencas raras enfrentam vulnerabilidades sistémicas e estruturais. Um dos fendmenos
mais recorrentes ¢ o diagndstico tardio, que prolonga o sofrimento, atrasa o inicio de
terapias e compromete a eficacia de intervencdes (EURORDIS, 2022; CHENG, 2024).
Esse atraso decorre da escassez de profissionais especializados, do baixo conhecimento
sobre a condicao e da limitada disponibilidade de exames especificos no SUS. Vieira et
al. (2023) apontam que, no Brasil, o intervalo entre os primeiros sintomas e o diagnostico
definitivo pode ultrapassar uma década, o que agrava complicagdes irreversiveis.

No campo psicossocial, os dados da CONITEC convergem com evidéncias
internacionais robustas que apontam para altos indices de ansiedade, depressao e estresse
entre pacientes e cuidadores de pessoas com doencas raras. A revisdo sistematica de
Atkins e Padgett (2024) mostrou que familiares de individuos com doencgas raras
vivenciam maior sofrimento psicologico, sobrecarga de cuidados, redugdo da qualidade
de vida e mudancas nas redes de apoio. De forma complementar, a revisao de Cerne et al.
(2024) destacou que cuidadores sofrem impactos negativos tanto na saude fisica quanto
mental, enfrentando barreiras de acesso a servigos e apresentando niveis

significativamente mais baixos de qualidade de vida e maior prevaléncia de ansiedade e
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depressdo. J4 o estudo de Lai et al. (2023) evidenciou que 57% dos cuidadores
apresentavam sintomas de depressdo moderada a grave e 50% sofriam de ansiedade,
ressaltando ainda a importdncia do suporte social como fator protetivo contra o
sofrimento psiquico. Mais recentemente, Domaradzki e Walkowiak (2025) observaram
que maes de criancas com doencas neuroldgicas raras enfrentam sobrecarga elevada,
queda na qualidade de vida e dificuldades financeiras, o que reforca a necessidade de
apoio psicologico e politicas de protecao especificas.

Annemans et al. (2017) ressaltam que a avaliagdo de medicamentos orfaos deve
considerar ndo apenas os desfechos clinicos, mas também o impacto sobre a qualidade de
vida e o bem-estar psicossocial. De forma complementar, Pickaert (2025) mostra que a
inclusdo da perspectiva dos pacientes em processos de ATS evidencia esses fatores
intangiveis, revelando como a experiéncia subjetiva do adoecimento — marcada pela
vulnerabilidade emocional e pelo isolamento — pode enriquecer a compreensdo dos
beneficios e custos sociais das tecnologias.

Essas vulnerabilidades estruturais podem ser interpretadas sob a otica da bioética
da prote¢do, que reconhece que sujeitos expostos a riscos acrescidos necessitam de
atencao diferenciada e politicas publicas especificas (SCHRAMM, 2000). O diagnostico
tardio, além de comprometer a satde fisica, fere principios de justica e equidade, ja que
prolonga de forma desproporcional o sofrimento de pacientes e familias. A auséncia de
acesso a exames especificos e a caréncia de especialistas configuram uma situagdo de
injustica sanitdria, em que a raridade da condicdo ndo pode justificar a negligéncia
institucional. Nessa perspectiva, a bioética se coloca como ferramenta critica para
demandar respostas estruturais que garantam protecdo efetiva a grupos em maior
vulnerabilidade.

Do mesmo modo, os impactos psicossociais das doengas raras — ansiedade,
depressao, isolamento social — dialogam com a categoria bioética da solidariedade
(BASTOS et al., 2021). Reconhecer e valorizar a experiéncia subjetiva do adoecimento,
como mostram Pickaert (2025) e Annemans et al. (2017), implica compreender que o
bem-estar e a qualidade de vida ndo sdo apenas consequéncias clinicas, mas também
dimensdes éticas da justiga em saude. A solidariedade, aqui, traduz-se em politicas de

apoio, no fortalecimento de redes comunitarias e na ampliacao da participacao social nos
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processos de ATS, de modo a reduzir a invisibilidade que marca a trajetéria das pessoas
com doengas raras.

As vulnerabilidades econdmicas associadas as doencgas raras sao igualmente
expressivas, com muitas familias enfrentando custos elevados relacionados a transporte
para centros especializados, hospedagem durante tratamentos e a aquisicdo de
medicamentos ndo incorporados ao SUS (OHE, 2024). Esses custos indiretos,
frequentemente negligenciados, podem agravar ainda mais as desigualdades sociais,
levando a perda de renda tanto pela incapacidade laboral do paciente quanto pela
necessidade de cuidadores abandonarem suas atividades remuneradas para acompanhar o
tratamento (GAGNON, 2011). A toxicidade financeira em doengas raras ¢ um tema
crescente, e estudos como o de Elliott et al. (2022) refor¢gam que os custos indiretos podem
ser tao prejudiciais quanto os impactos clinicos dessas condigdes, afetando diretamente a
qualidade de vida das familias. Além disso, Biglia et al. (2021) discutem como os custos
de tratamento para doencas raras, muitas vezes excluidos do SUS no Brasil, intensificam
a desigualdade, exigindo uma revisdo das politicas publicas para garantir o acesso
universal aos medicamentos essenciais. Cavaller-Bellaubi (2023a) também observa que
as dificuldades financeiras podem levar a perda de renda familiar, ja que a dependéncia
de tratamentos caros pode forcar as familias a reconfigurarem sua dindmica de trabalho.
Nesse contexto, os estudos sugerem que os custos indiretos devem ser integrados a
avaliagdo econdmica das tecnologias em satde, a fim de proporcionar uma visdo mais
holistica dos impactos econdomicos das doencas raras.

No que tange ao acesso ao cuidado, as barreiras incluem redes de atengdo
fragmentadas e insuficiéncia de servigos especializados. Mesmo quando hé indicacdo de
tratamento, a continuidade terapéutica ¢ prejudicada por deslocamentos longos, processos
administrativos morosos e dependéncia de programas especiais de fornecimento de
medicamentos orfaos (VAZQUEZ et al., 2024).

Sob a 6tica ético-politica, a vulnerabilidade das pessoas com doengas raras desafia
diretamente os principios de equidade e justica distributiva. A priorizagdo de tecnologias
voltadas a populacdes pequenas ¢ frequentemente contestada quando se adota apenas o
critério do custo-efetividade, o que tende a invisibilizar dimensdes sociais mais amplas.
Entretanto, a revisdo sistematica de Vasquez et al. (2024) demonstra que a incorporacao

de valores sociais — como a gravidade da condicdo, a auséncia de alternativas terapéuticas
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e o impacto sobre a qualidade de vida de pacientes e cuidadores — deve ser considerada
como componente central nos processos de decisio em ATS para doengas raras,
superando a limitagao de analises puramente economicas.

Essa perspectiva converge com o principio da prote¢do da vulnerabilidade humana
desenvolvido por Almeida (2010), que sustenta a vulnerabilidade como um principio
¢ético universal, exigindo cuidado, solicitude e defesa ativa de grupos em situagdo de
fragilidade. Do mesmo modo, Friel (2017) reforca que as desigualdades em satde sao
construgdes sociais e politicas, derivadas da distribui¢cdo desigual de recursos e poder, o
que impde ao Estado e as institui¢des regulatorias a obrigacdo de adotar medidas que
reduzam as iniquidades e assegurem o direito a saide em contextos de maior
desvantagem. Assim, em situagcdes de alta vulnerabilidade, como ocorre nas doencas
raras, o direito a saude deve prevalecer sobre argumentos restritivos de custo-efetividade,
reafirmando a centralidade da justi¢a social e da prote¢ao ética na tomada de decisdo.

Os pacientes com doengas raras frequentemente sdo ainda enquadrados em uma
logica quantitativa, como se o reduzido nimero de individuos atingidos fosse argumento
suficiente para classifica-los como um fardo econdmico para o sistema publico de saude.
Essa perspectiva utilitarista, além de injusta, compromete a efetivagdo do direito
constitucional a satilde como direito universal. Amaral e Rego (2020) apontam que esses
pacientes enfrentam barreiras adicionais, como a escassez de publicagdes cientificas, a
impossibilidade de realizacdo de ensaios clinicos em larga escala— considerados padrao-
ouro — ¢ a desconsiderag@o do valor social dos medicamentos 6rfaos frente a logica do
lucro da industria farmacéutica. Esse contexto evidencia a necessidade de uma abordagem
ético-politica que supere visdes estritamente economicistas, reconhecendo a dignidade
inerente a cada pessoa afetada.

Outro desafio importante refere-se a comunicagdo entre academia, equipes
técnicas, pacientes e familias, que ainda ¢ marcada por falhas significativas. Rosaneli et
al. (2021) mostram que a auséncia de informacdo qualificada e de didlogo efetivo
invisibiliza os pacientes, retirando-lhes voz, autonomia e dignidade no processo de
cuidado. Tal invisibilidade refor¢a desigualdades e contribui para que as pessoas com
doengas raras permanecam a margem das decisoes que dizem respeito diretamente as suas

vidas.
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Adicionalmente, observa-se a prevaléncia de uma polarizagdo entre a obrigacao
do Estado em assegurar assisténcia e o argumento do alto custo que tais tratamentos
impdem ao sistema. Goes et al. (2022) sustentam que essa tensao deve ser enfrentada a
partir de um marco ético fundamentado na equidade, que ndo se limite a igualdade formal,
mas considere as necessidades singulares desses pacientes. A equidade em satde,
portanto, ndo se traduz em oferecer apenas o tratamento minimo, mas em garantir o
tratamento necessario, reconhecendo as vulnerabilidades especificas de cada condigao.

Esse debate revela também a polissemia do conceito de justica. Santos, Bruna
(2020) enfatiza que justica e equidade precisam ser compreendidas a luz dos contextos
concretos de desigualdade, o que exige revisdo constante das praticas e politicas publicas.
A andlise histérica das Conferéncias Nacionais de Saide mostra que, embora a
Constituicao de 1988 tenha consolidado a satide como direito de todos, o uso do termo
“equidade” muitas vezes permaneceu vago, ora como sindnimo de igualdade, ora como
diretriz sem forca normativa clara (PINHEIRO et al., 2005). Esse déficit conceitual
refor¢a a necessidade de fundamentar a equidade nas dimensodes ética, moral e social, com
atencao especial as situagdes-limite vivenciadas por pessoas com doengas raras.

Do ponto de vista bioético, a contraposi¢ao entre custo-efetividade e necessidades
singulares exige a adog¢ao de referenciais que transcendam o célculo econdmico. A analise
dos casos de doengas raras demonstra que raciocinios baseados na logica do “custo de um
versus custo de muitos” invisibilizam sujeitos e aprofundam desigualdades. Como
argumenta Hossne (2006), os principios ndo podem ser aplicados como regras rigidas,
mas como referenciais que dialogam com valores como dignidade, solidariedade e
protecdo. Assim, a luz da bioética, o sistema de saide s6 se torna verdadeiramente
universal e equitativo quando assegura o tratamento necessirio — € ndo apenas o
tratamento minimo — as pessoas em maior vulnerabilidade.

A literatura brasileira ja apontava que a vulnerabilidade envolve ndo apenas
suscetibilidade a doengas, mas também a disponibilidade de recursos e a garantia de
direitos (MUNOZ SANCHEZ; BERTOLOZZI, 2007). Almeida (2010) diferencia
vulnerabilidade de suscetibilidade, destacando que a primeira ¢ a exposi¢do ao dano,
enquanto a segunda € o dano em curso — e que mitigar a suscetibilidade reduz também

a vulnerabilidade. Corgozinho e Oliveira (2016) enfatizam que, sob a perspectiva
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bioética, a vulnerabilidade social estd associada a exclusdo e a desprotecdo decorrentes
das iniquidades em saude.

Referéncias internacionais recentes corroboram e expandem essa visao. Estudos
como o de Véazquez et al. (2024) demonstram que métodos como Multi-Criteria Decision
Analysis (MCDA) e Discrete Choice Experiments (DCE) permitem incorporar valores
sociais no processo de avaliagdo tecnoldgica, aproximando as decisoes das necessidades
reais das pessoas. O Rare Diseases Interest Group da HTA1 (2023) recomenda praticas
que conciliem rigor cientifico com flexibilidade ética, especialmente diante de incertezas
comuns nas terapias para doengas raras.

No debate internacional sobre avaliagdo de tecnologias para doencas raras, tem
sido crescente o reconhecimento de que os critérios tradicionais de custo-efetividade sao
insuficientes para orientar decisdes justas e sustentdveis. Hughes-Wilson et al. (2012)
argumentam que o atual sistema europeu de medicamentos orfaos precisa ser repensado,
propondo que os processos de avaliacdo incorporem dimensdes especificas, como a
gravidade da condicdo, a inexisténcia de alternativas terapéuticas, o grau de beneficio
clinico, a complexidade de desenvolvimento e a necessidade médica ndo atendida. Esses
elementos, ponderados conforme valores sociais e prioridades nacionais, ampliam a
analise além da racionalidade estritamente econdmica e refor¢cam a centralidade da

equidade na tomada de decisao.

5.3 PARTICIPACAO SOCIAL E EFEITOS DAS CONSULTAS PUBLICAS
NOS PROCESSOS DE AVALIACAO DA CONITEC

Esta se¢do apresenta uma visdo abrangente das consultas publicas realizadas pela
CONITEC nos processos de avaliagao de tecnologias relacionadas as doencas raras entre
2015 e 2024. Foram analisados 83 relatorios técnicos, dos quais oito foram excluidos por
ndo tratarem de incorpora¢do de tecnologias, restando, portanto, 75 relatérios para
andlise. A seguir, sdo apresentadas as principais informacdes sistematizadas a partir

desses Pprocessos.
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5.3.1 PROCESSOS AVALIADOS ENTRE 2015 E 2024

A tabela a seguir resume a quantidade de processos avaliados pela CONITEC

envolvendo doengas raras entre os anos de 2015 ¢ 2024:

Tabela 2 — Processos avaliados

Ano referéncia [2015(2016(2017|2018(201912020(202112022({2023|2024 | Total
° Total

N*Tota 6 4 10 13 9 7 5 12 7 10 83

Processos

Excluidos 2 1 2 1 2 0 0 0 0 0 8

Inclidosma 1 3 b g Tl 7 | 7 s |12] 7] 10] 75

analise

Fonte: elaborado pela autora (2025)

5.3.2 ATORES PARTICIPANTES DAS CONSULTAS PUBLICAS

Com base nos 75 relatérios validos analisados, foi realizada a identificacdo e
categorizagao dos atores sociais que participaram das consultas publicas conduzidas pela
CONITEC no contexto de doencas raras. As informagdes foram organizadas conforme as
descri¢des constantes nos proprios relatorios técnicos, permitindo mapear a
representatividade de cada grupo de atores no processo.

Observou-se que a maior parte das contribuigdes partiu de pacientes (18.231) e de
familiares/amigos/cuidadores (18.112), evidenciando a centralidade da experiéncia direta
e indireta com a doenca como motor de mobilizagdo social. Outros grupos também
tiveram participagdo expressiva, como interessados no tema (9.629) e profissionais de
saude (8.276), o que sugere engajamento ndo apenas de usudrios e familiares, mas
também de especialistas e cidadaos preocupados com a tematica.

Em menor escala, mas igualmente relevantes, apareceram as contribuigdes de
OSClassociacdes (355), institui¢des de satde (120), instituicdes de ensino (57), 6érgaos
publicos (29) e outros atores (44). Destaca-se ainda a participacdo de empresas/pessoas
juridicas (214), que, embora numericamente reduzida, representa um grupo estratégico

nas discussoes sobre incorporagdo de tecnologias.
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Essa distribui¢cdo heterogénea reflete tanto a diversidade de interesses envolvidos
quanto as assimetrias de voz no processo. A predominancia de pacientes e cuidadores
mostra a relevancia de suas narrativas para o debate, mas também reforca a necessidade
de mecanismos institucionais capazes de equilibrar a participacdo de diferentes
segmentos.

A Figura 8 apresenta a distribui¢ao dos atores participantes das consultas publicas
analisadas, evidenciando a predominancia de contribuigdes provenientes de pacientes e
familiares, amigos ou cuidadores, que, juntos, representam a maior parte das
manifestagdes registradas. Esse resultado indica um elevado grau de mobilizagdo social
diretamente relacionada as experiéncias vividas com a doenca, especialmente no contexto
das doencas raras.

Observa-se, em menor propor¢ao, a participagao de profissionais de saude ¢ de
individuos classificados como interessados no tema, o que demonstra a presenga de
contribuigdes técnicas e informadas, ainda que em menor volume quando comparadas as
experiéncias diretas dos pacientes. Por outro lado, a participagao de institui¢des, empresas
e oOrgdos publicos apresenta-se reduzida, sugerindo uma menor atuagdo institucional
formal nesse tipo de instrumento participativo.

Esse padrao reforca o cardter experiencial das contribuigdes, nas quais
predominam narrativas relacionadas as dificuldades cotidianas, ao impacto da doenca na
qualidade de vida e a auséncia de alternativas terapéuticas. Sob a perspectiva da Ciéncia,
Tecnologia e Sociedade (CTS), esses dados evidenciam que a participacdo social na
CONITEC ¢ fortemente marcada pela presenga de sujeitos diretamente afetados,
contribuindo para a constru¢ao de um conhecimento situado, que complementa, tensiona

e contextualiza as evidéncias técnico-cientificas utilizadas no processo decisorio.
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Figura 8 — Distribuicéo dos atores participantes das consultas publicas da CONITEC
(2015-2024)

Atores da Consulta Publica

’J\\ 4

= PACIENTE = FAMILIAR/AMIGO/ CUIDADOR
= PROFISSIONAL DE SAUDE = INTERESSADO NO TEMA

= EMPRESA/PESSOA JURIDICA = 0SC / ASSOCIACAO

= INSTITUICAO DE ENSINO = INSTITUICAO DE SAUDE

= ORGAO PUBLICO = OUTRO

Fonte: elaborado pela autora (2025)

5.4 DISTRIBUICAO DAS DECISOES APOS CONSULTA PUBLICA

A andlise das decisdes permitiu identificar 52 pareceres com decisdo preliminar
mantida como decisao final apds a consulta publica, enquanto 22 pareceres alteraram a
decisdo preliminar apds consulta publica, resultando em recomendagdo de incorporagao.
Um relatdrio continha apenas deliberacdo final, sem realizacdo de consulta publica. A
tabela a seguir traz a relagdo completa dos 83 relatorios, destacando as exclusdes da

analise e o relatério em que nao houve decisdo preliminar e consulta publica.



Tabela 3 — Decisdes por relatorio (exclusoes destacadas)

Relatério Nome da tecnologia Recomendacgdo | Decisao final
Numero/ano preliminar
Icatibanto para nao nao
163/2015 Angioedema Hereditario | incorporacao incorporacao
Ciclosporina oral para
166/2015 Doenca de Crohn exclusdo do SUS|exclusdo do SUS
Eritropoietina para nao nao
147/2015 Doenca Falciforme incorporacao incorporagao
Mesalazina em enema e
supositério para Doenca
167/2015 de Crohn exclusdo do SUS|exclusdo do SUS
Pegvisomanto para nao nao
149/2015 Acromegalia incorporagdo | incorporagdo
Transplante de Células-
Tronco Hematopoéticas
151/2015 para Doenga Falciforme | incorporacao incorporagao
Pancrelipase para
insuficiéncia pancreatica
203/2016 na fibrose cistica exclusdo do SUS|exclusdo do SUS
Golimumabe para
213/2016 espondilite anquilosante | incorporacao incorporacao
Tobramicinainalatéria nao
217/2016 para fibrose cistica incorporacao incorporacao
Fumarato de dimetila
para esclerose multipla nao nao
226/2016 remitente-recorrente incorporagao incorporagao
Certolizumabe pegou
239/2017 D.Crohn incorporagao incorporagao
Fingolimode para
esclerose multipla nao
257/2017 remitente recorrente incorporacao incorporacao
nao
259/2017 Teriflunomida para EMRR | incorporacao incorporacao
Alfataliglicerase para
264/2017 doencga de Gaucher incorporacao incorporacao
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Fumarato de dimetila

para esclerose multipla nao
286/2017 remitente recorrente incorporagao incorporagao
293/2017 Laronidase para MPS | incorporacao incorporacao
Somatropina para Turner ampliagao do
297/2017 e Hipopituitarismo uso
Desmopressina para
302/2017 diabetes insipidus central ndo ha incorporagao
Alentuzumabe - esclerose nao nao
307/2017 multipla remitente incorporagao incorporagao
311/2017 Idursulfase para MPS I incorporagao incorporagao
Secuquinumabe para
318/2018 espondilite anquilosante | incorporagdo | incorporagao
nao nao
344/2018 Belimumabe paralUpus | incorporagdo | incorporagdo
Pegvisomanto para nao nao
348/2018 acromegalia incorporagao incorporagao
nao criacdo de | nao criacao de
Acetato de lanreotida novo novo
354/2018 para tumores enddcrinos | procedimento | procedimento
nao nao
383/2018 Riociguate para HPTEC incorporagao incorporagao
Sapropterina para nao
402/2018 fenilcetonuria incorporagao incorporagao
nao
404/2018 Eltrombopague para PTl | incorporagdo incorporagao
Romiplostim para purpura
trombocitopénica nao nao
405/2018 idiopatica incorporagdo | incorporagdo
Alfaelosulfase para nao
411/2018 mucpolissacaridose incorporagdo | incorporagdo
Galsulfase para nao
412/2018 mucopolissacaridose incorporagdo | incorporacgdo
Eculizumabe para nao
413/2018 hemoglobinuria incorporacao incorporacao
Alentuzumabe para
esclerose multipla nao nao
417/2018 remitente-recorrente incorporagao incorporagao
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Acetato de Glatorames -

esclerose multipla nao
418/2018 recorrente incorporagao incorporagao
Pamidronato dissédico
para Doencga de Paget
444/2019 oOssea exclusdo do sus |exclusdo do sus
Ocrelizumabe para
esclerose multipla nao nao
446/2019 primariamente incorporagao incorporagao
Ocrelizumabe para
esclerose multipla formas nao nao
447/2019 recorrentes incorporagao incorporagao
Formula metabdlica
isenta de metionina para nao
448/2019 homocistinuria classica incorporagao incorporagao
Vedolizumabe para nao nao
450/2019 Doenca de Crohn incorporagao incorporagao
Eculizumabe para
sindrome hemolitico- nao nao
483/2019 urémica atipica (SHUa) incorporacao incorporacao
Vacinas meningocécicas
ACWY e B para pacientes
com HPN que utilizam nao nao
490/2019 eculizumabe incorporacao incorporacao
ampliagdo do | ampliacdo do
493/2019 TMO hemoglobinuria uso uso
Fumarato de dimetila
para Esclerose Multipla
505/2019 remitente-recorrente incorporagao incorporagao
Riociguate para
hipertensao pulmonar
tromboembdlica cronica nao nao
519/2020 (HPTEC) incorporagdo | incorporacdo
Levotiroxina sédica para
hipotireoidismo
544/2020 congénito incorporacao incorporacao
Bortezomibe para
mieloma multiplo
557/2020 previamente tratado incorporagao incorporagao
Bortezomibe para
mieloma multiplo
558/2020 elegiveis ao transplante | incorporacdo incorporacao
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Bortezomibe para
mieloma multiplo

559/2020 inelegiveis ao transplante | incorporagdo | incorporacgdo
Ocrelizumabe para
esclerose multipla nao nao
561/2020 recorrente-remitente incorporacao incorporacao
Lumacaftor/Ivacaftor para nao nao
579/2020 fibrose cistica incorporacao incorporacao
nao
609/2021 Alentuzumabe para EMRR | incorporacdo incorporacao
Sapropterina para nao nao
619/2021 fenilcetonuria incorporacao incorporacao
Lanadelumabe para nao nao
633/2021 angioedema hereditario | incorporacdo incorporacao
nao
642/2021 Selexipague para HAP incorporacao incorporacao
659/2021 Eculizumabe para HPN nao exclusdo nado exclusao
nao nao
700/2022 Lenalidomida (elegiveis) | incorporagdo | incorporagdo
Lenalidomida nao nao
701/2022 (inelegiveis) incorporagao | incorporagao
nao nao
702/2022 Daratumumabe incorporagao incorporagao
nao
706/2022 Alfacerliponase incorporagao | incorporagao
712/2022 Colistimetato de sédio incorporacao incorporacao
nao nao
728/2022 Tezacaftor/lvacaftor incorporacao incorporacao
730/2022 Medicamentos para HAP | incorporagao incorporagao
nao nao
747/2022 Ofatumumabe incorporagao incorporagao
nao nao
748/2022 Cladribina incorporagao | incorporagao
nao nao
753/2022 Vedolizumabe incorporagao | incorporagao
nao nao
768/2022 Carfilzomibe incorporagao | incorporagao
nao nao
791/2022 Betaina anidra incorporagao incorporagao
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nao nao
799/2023 Inotersena para PAF-TTR | incorporagao incorporagao
Belimumabe intravenoso
para lupus eritematoso nao nao
810/2023 sistémico incorporagao incorporagao
Elexacaftor/Tezacaftor/Iv n3o
844/2023 acaftor para fibrose cistica| incorporacao incorporacao
Cladribina oral para EMRR nao
855/2023 altamente ativa incorporacao incorporacao
Inibidor C1intravenoso nao
860/2023 para crises de AEH incorporagao incorporagao
nao
861/2023 Icatibanto para AEH incorporacao incorporacao
Inibidor C1 subcutaneo nao nao
862/2023 para AEH incorporagao incorporagao
Ustequinumabe para nao
864/2024 Doenga de Crohn incorporagao incorporagao
Hidroxiureia 100/1000 mg
872/2024 para doenca falciforme incorporacao incorporacao
Hidroxiureia 500 mg para
873/2024 doenca falciforme incorporagdo | incorporagdo
Alfaepoetina para doenca
falciforme com piora
874/2024 renal incorporacao incorporagao
Ravulizumabe para nao
875/2024 Hemoglobinuria incorporagao incorporagao
Calprotectina fecal para nao
888/2024 Doenca de Crohn incorporagao incorporagao
Pegvisomanto para nao nao
903/2024 acromegalia incorporagao incorporagao
Pamoato de pasireotida nao
904/2024 para acromegalia incorporagao incorporagao
Riociguate para HAP nao nao
913/2024 grupo | incorporacao incorporagao
nao nao
922/2024 Inotersena (novo parecer)| incorporagdo incorporagao

Fonte: elaborado pela autora (2025)

O grafico abaixo demonstra essa distribui¢do das decisoes:

83



84

Figura 9 — Panorama das decisdes

Distribuicao das decisdes apds Consulta Publica
(Doencas Raras - 2015 a 2024)

= Alteradas = Mantidas

Fonte: elaborado pela autora (2025)

A sistematizacdo das decisdes da CONITEC mostrou que 52 pareceres
mantiveram a decisdo preliminar apds consulta publica, enquanto 22 foram revertidos
apoés a consulta publica, resultando em aproximadamente 30% de reversdes. Esse dado
evidencia que, embora a participagdo social ndo seja, por si s, o fator determinante na
maioria dos casos, ela pode desempenhar papel relevante quando articulada a outros
elementos, como a apresentagdo de novas evidéncias clinicas, revisdes de custo-
efetividade ou negociagdes de fornecimento. Essa dindmica reforca que a consulta
publica, mesmo em um modelo predominantemente técnico, abre espago para a influéncia
social e para a legitimac¢do das decisdes, sobretudo em situagdes de maior controvérsia.

A literatura internacional sobre doencas raras contribui para compreender a
importancia desse mecanismo. Rollet et al. (2013) argumentam que o desenvolvimento e
0 acesso a medicamentos Orfaos estdo fortemente associados a altos custos e a modelos
de negocio frageis, o que impde um debate inevitdvel sobre valor, sustentabilidade e
acesso equitativo. Nesse cenario, a participacdo dos pacientes e organizagdes torna-se
estratégica para ampliar a legitimidade das decisdes, principalmente diante das incertezas
clinicas tipicas das doengas raras. Experiéncias europeias como o0 MoCA (Mechanism of

Coordinated Access to Orphan Medicinal Products), analisadas por Cavaller-Bellaubi et
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al. (2023a, 2023b), mostram que o didlogo multissetorial — envolvendo pacientes,
pagadores e desenvolvedores — pode reduzir incertezas e apoiar modelos de decisao mais
transparentes. Mais recentemente, Cavaller-Bellaubi et al. (2024) destacam o papel
estruturante de organizacdes como a EURORDIS, que atuam na consolidagdo de marcos
regulatorios e na defesa da equidade no acesso, reforcando que a participagdo social
organizada amplia tanto a consisténcia técnica quanto a aceitagdo social das decisdes
sobre incorporagao de tecnologias.

As experiéncias internacionais confirmam que a alteracdo de decisdes
preliminares ap6s processos participativos ndo ¢ exclusiva do Brasil. No Reino Unido, o
modelo do National Institute for Health and Care Excellence (NICE) prevé a emissdo de
um Documento de Consulta de Avaliagdo (Appraisal Consultation Document - ACD),
quando a recomendacao inicial € restritiva, abrindo-se um periodo de consulta publica
antes da decisdo final (Final Appraisal Determination — FAD). O estudo de Campbell et
al. (2017) demonstrou que 74,3% das recomendagdes sobre procedimentos
intervencionistas sofreram alteragdes apos a consulta publica, evidenciando o impacto
significativo do engajamento estruturado dos stakeholders (atores sociais) no resultado.
De forma complementar, a revisao sistematica de Longworth et al. (2013) mostrou que,
em diversos casos, multiplos ACDs foram publicados, refletindo a necessidade de
revisoes substanciais a partir das contribui¢des recebidas.

A literatura recente reforcga a relevancia desse engajamento. Abelson et al. (2016)
desenvolveram um framework (modelo) para participagdo publica e de pacientes em ATS,
enfatizando que tais mecanismos ndo apenas aumentam a legitimidade das decisdes, mas
também ampliam sua aplicabilidade social e reduzem tensdes politicas em contextos de
escassez de recursos. Especificamente em doengas raras, Hale et al. (2023) observaram
que o NICE tem mostrado flexibilidade no processo de avaliagdo de tecnologias por meio
da rota de avaliagdo de tecnologia tUnica (single technology appraisal - STA),
considerando a raridade das condigdes, a incerteza clinica e a possibilidade de acordos
comerciais para garantir acesso mesmo com evidéncias limitadas. Finalmente, o
mapeamento global de Bertelsen et al. (2023) destaca que o uso de dados de experiéncia
do paciente (PXD) e de praticas estruturadas de engajamento tem se expandido, sendo
reconhecido como componente essencial para ATS e decisdes regulatérias em diversos

paises
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Na Australia, o Pharmaceutical Benefits Advisory Committee (PBAC) mantém,
desde 2014, um portal de comentarios de pacientes e cuidadores (consumer comments)
para receber contribuicdes de pacientes e cidaddos antes da decisdao final. Essas
manifestagdes sdo incluidas nos Relatorios Publicos Resumidos (Public Summary
Documents) de cada tecnologia avaliada, mas sua influéncia direta sobre reversdes de
decisoes preliminares ¢ considerada limitada. Contudo, como destacam Kim et al. (2021),
nao ha evidéncias claras de que essas contribuigdes tenham alterado recomendagdes
finais, o que limita a transparéncia e aproxima o cenario australiano do observado na
CONITEC, em que as consultas publicas tém papel mais legitimador do que
transformador.

Em contraste, no Canad4, os mecanismos de participacdo tém sido mais
estruturados. Berglas et al. (2016) analisaram a experiéncia do Canadian Agency for
Drugs and Technologies in Health (CADTH) e identificaram que a inclusdo de pacientes
nos processos de ATS possibilitou avangos na incorporacio de suas perspectivas, ainda
que persistam desafios metodoldgicos quanto a forma de avaliar a validade dessas
contribui¢cdes. Da mesma forma, Rawson (2022) destaca que o engajamento precoce de
pacientes nos processos de revisao de tecnologias no Canada ajudou a tornar as decisdes
mais responsivas as necessidades dos usuarios, aumentando a legitimidade das
recomendacdes. Esses estudos evidenciam que, embora ndo eliminem as tensdes entre
critérios técnicos e sociais, os modelos canadenses criaram um espago mais claro e
reconhecido para a voz do paciente nas deliberacdes.

Na Europa, héd uma diversidade de abordagens, mas paises como Franca contam
com protocolos explicitos para a integracdo das contribuicdes de pacientes, tornando
visivel a forma como essas informacdes influenciam a decisdo final. A andlise de
Dimitrova et al. (2022) sobre paises da Europa Central e Oriental mostra que a auséncia
de diretrizes claras de engajamento constitui uma barreira significativa para a efetiva
integracdo das perspectivas sociais, revelando que a formalizagdo metodoldgica ¢
essencial para que a participacdo va além do carater simbolico. Assim, enquanto a
experiéncia australiana demonstra os limites de uma participacdo meramente consultiva,
os modelos canadense e francés reforcam que a participacao estruturada e transparente
pode exercer impacto mais direto na legitimidade e no contetido das recomendagdes em

ATS.
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No Canada, a Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health (CADTH)
institucionalizou a submissdo de contribui¢des de pacientes (patient input) e
contribuicdes de profissionais de satde (clinician input) no ambito do Common Drug
Review, garantindo que experiéncias e prioridades de pacientes e profissionais sejam
consideradas ja nas fases iniciais de avaliacdo. Estudos indicam que essas contribui¢des
sao de fato incorporadas qualitativamente nos relatorios e utilizadas pelo Canadian Drug
Expert Committee (CDEC) para interpretar a evidéncia, ainda que nao haja dados
publicos sobre sua influéncia direta na reversdo de recomendagdes preliminares. Em
analise recente sobre a entrada de clinicos no processo, Jenei e Meyers (2023) mostraram
que, entre 2016 e 2020, 96% das submissdes de médicos recomendaram o financiamento
de novos farmacos oncologicos, mesmo quando apenas 25% apresentavam beneficio
clinico substancial, revelando tensdes entre a evidéncia cientifica e as pressdes do
engajamento profissional.

A efetividade da participacdo, segundo Gagnon et al. (2011, 2014), depende de
condi¢des institucionais claras: diretrizes transparentes, metodologias para avaliar o valor
das contribuigdes e capacitacdo adequada dos representantes, para que possam dialogar
de forma informada com especialistas. Essa perspectiva também se aplica as associagdes
de pacientes em doengas raras, cujas vozes podem trazer dimensdes sociais € éticas ndo
capturadas pelos desfechos clinicos tradicionais. Nesse sentido, a experiéncia canadense
demonstra avangos importantes na formaliza¢do da participagdo, ainda que persistam
desafios quanto a mensuracao do seu impacto decisorio.

Nos Estados Unidos, o Institute for Clinical and Economic Review (ICER) abre
uma janela para comentarios publicos ao Draft Evidence Report (Relatorio Preliminar de
Evidéncias), revisando o documento e publicando uma versao revisada acompanhada de
respostas detalhadas. Embora o ICER ndo seja uma agéncia reguladora, essa pratica
demonstra que o retorno estruturado as contribuicdes recebidas pode fortalecer a
legitimidade do processo e, em alguns casos, alterar recomendagdes técnicas (GERLACH
et al., 2020; ICER, 2024).

Na Alemanha, o processo de avaliagao conduzido pelo Institut fiir Qualitit und
Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) e pelo Gemeinsamer Bundesausschuss
(G-BA) prevé a realizacdo de uma audiéncia publica entre a emissao do parecer técnico

e a decisdo final. Esse espago permite que diferentes atores — pacientes, médicos,
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associacdes de pacientes e representantes da industria — apresentem informacoes
adicionais e argumentos complementares. Como analisam Ruof et al. (2014), em 17 casos
avaliados o G-BA tomou decisdes divergentes das recomendagdes do IQWiG, o que
evidencia que as deliberacdes do colegiado ndo se limitam aos pareceres técnico-
cientificos, mas incorporam também dimensdes politicas e sociais derivadas do debate
publico. Essa experiéncia demonstra que a presenca de mecanismos presenciais €
deliberativos pode conferir peso decisivo as contribui¢des recebidas, ampliando a
legitimidade e a aceitagdo social das decisdes.

O caso alemao encontra paralelos em outras experi€ncias europeias, em que a
incorporacdo de medicamentos em condi¢des de elevada incerteza clinica envolveu
negociacdes politicas e sociais. Ao analisar o acesso a medicamentos orfaos, Dupont e
Van Wilder (2010) destacam que, apesar da baixa qualidade das evidéncias clinicas
disponiveis, muitos paises da Unido Europeia flexibilizaram seus padrdes de exigéncia
para garantir a entrada dessas terapias no mercado, apoiando-se no principio da equidade
e na pressdo social organizada de associagdes de pacientes. Essa constatacdo reforga que,
mesmo em contextos de rigor metodologico, os processos de ATS ndo sdo puramente
técnicos: eles sdo moldados por fatores sociais e politicos que reconhecem a
vulnerabilidade das populacdes raras e buscam equilibrar justica distributiva,
sustentabilidade econdmica e legitimidade social.

Ao comparar esses cenarios, observa-se que a propor¢do de reversdes de
decisdes na CONITEC situa-se em um patamar intermediario: menor do que no modelo
do NICE, onde mudancas sdo relativamente frequentes ap6s a consulta publica, mas mais
expressiva do que no PBAC australiano, em que o impacto direto das contribui¢des tende
a ser restrito. A principal convergéncia entre esses modelos € que a consulta publica ou
mecanismos equivalentes funcionam como momentos estratégicos para revisao das
decisoes preliminares, especialmente em doencgas raras, nas quais as evidéncias clinicas
tradicionais sdo frequentemente limitadas e a experiéncia dos pacientes pode assumir
maior peso no processo de avaliacdo.

Nesse sentido, Annemans et al. (2017) argumentam que os métodos
convencionais de avaliacdo de tecnologias em satde nao sao plenamente adequados para
captar as especificidades das doencas raras e dos medicamentos orfaos, sendo necessario

incorporar elementos adicionais de valor, como a gravidade da condi¢do, a auséncia de
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alternativas terapéuticas e a qualidade de vida dos pacientes. De forma complementar,
Foltanova et al. (2022), ao analisarem o contexto da Eslovaquia, evidenciam que a
auséncia de critérios transparentes € previsiveis para a incorporacdo de medicamentos
orfaos compromete a equidade no acesso e gera incertezas nas decisdes de reembolso.
Esses achados reforcam que, também no Brasil, a participagdo social pode contribuir para
ampliar a legitimidade das decisdes e equilibrar os critérios econdmicos com dimensoes
sociais e ¢éticas na incorporacao de tecnologias para doengas raras.

Apesar dos avancos institucionais, a andlise comparada dos diferentes sistemas
de ATS mostra que a efetividade da participagdo nao depende apenas da existéncia de
canais formais, mas de trés condigdes complementares. A primeira € a capacita¢ao técnica
de pacientes e associagdes, essencial para que consigam compreender os dados clinicos e
econdmicos e dialogar em condi¢des de maior simetria com especialistas. Gagnon (2011,
2014) enfatiza que, sem diretrizes claras e treinamento adequado, os representantes
sociais correm o risco de participar apenas de forma ritualizada, sem real influéncia no
processo. Essa necessidade também ¢ destacada por Rollet et al. (2013), ao mostrar que
a sustentabilidade do acesso a medicamentos Orfaos exige que pacientes e formuladores
entendam os limites da evidéncia e os desafios econdmicos para que a mobilizagdo social
seja efetiva e ndo apenas simbolica.

O segundo elemento ¢ a integragdo metodoldgica explicita das contribui¢des nos
relatorios técnicos. A experiéncia canadense, analisada por Berglas et al. (2016) e Rawson
(2022), evidencia que o patient input pode influenciar decisdes do CADTH, mas apenas
quando hé critérios claros que orientem a avaliagdo de sua relevancia. De modo
semelhante, Facey et al. (2010) defendem que a perspectiva dos pacientes deve ser tratada
como uma forma legitima de evidéncia, desde que acompanhada de procedimentos
transparentes para sua incorporacdo. O terceiro aspecto ¢ a transparéncia no feedback,
permitindo que os participantes saibam de que maneira suas contribuicoes foram
consideradas. Abelson et al. (2016) destacam que a legitimidade da participacdo depende
de devolver a sociedade a explicagdo sobre como as contribuicdes recebidos
influenciaram (ou ndo) a decisao final.

Quando esses elementos ndo estdo presentes, a participagdo corre o risco de se
tornar mais simbdlica do que substantiva. Isso ¢ particularmente sensivel em areas como

as doencas raras, onde a mobilizacdo social ¢ intensa, mas frequentemente enfrenta
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limitagdes de recursos e expertise. O estudo de Dimitrova et al. (2022) mostra que, em
paises da Europa Central e Oriental, a auséncia de metodologias estruturadas e a escassez
de recursos humanos e financeiros dificultam a integracao real das contribui¢des dos
pacientes, reduzindo seu impacto sobre as decisoes.

No Brasil, Formenton et al. (2021) ressaltam que a participacdo social em
ciéncia e tecnologia deve ser entendida como condi¢ao indispensavel para democratizar
o conhecimento e aproximar a producdo tecnocientifica das necessidades coletivas.
Segundo os autores, ha risco de que processos participativos se limitem a instrumentos
formais e pouco efetivos caso nao sejam acompanhados por critérios claros, mecanismos
de comunicagdo acessiveis e devolutivas transparentes a sociedade. Essa perspectiva,
inspirada no campo CTS, reforca que decisdes tecnocientificas ndo podem ser restritas a
especialistas, mas devem incorporar multiplas vozes sociais, evitando a reproducao de
uma logica tecnocratica que distancia ciéncia, tecnologia € democracia.

Assim, a literatura converge para a ideia de que capacitagdo, integracao
metodoldgica e feedback sdo condigdes indispensaveis para que a participacao seja de

fato transformadora e ndo apenas um ritual de legitimagao.

5.4.1 DECISOES PRELIMINARES MANTIDAS APOS CONSULTA
PUBLICA

A andlise dos relatorios em que a decisdo preliminar foi mantida apos a
realizagdo da consulta publica evidencia a prevaléncia de critérios técnico-cientificos e
econdmicos como base do julgamento final da CONITEC. Nos casos examinados, os
pareceres desfavoraveis a incorporagao foram sustentados por fatores recorrentes, como:
auséncia de evidéncia clinica robusta, ineficacia terapéutica, alto impacto orcamentario
estimado, fragilidade metodologica dos estudos apresentados e, em alguns casos,
auséncia de custo-efetividade.

Abaixo segue tabela com a apresentagdo dos fatores para manutengao do parecer,
por relatério, ressaltando que 17 relatorios apresentaram decisdes preliminares de

recomendacao de incorporagdo, que também foram mantidas:
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Tabela 4 — Fatores para manuten¢ao do parecer

Decisao preliminar mantida como final

Relatério

Fatores para manutencao do parecer

163/2015

A Consulta Publica recebeu 109 contribuicdes, sendo 39 técnico-cientificas e 70 de
pacientes e cuidadores. Impacto orcamentario elevado, fragilidade das evidéncias
clinicas no contexto do SUS, nao substitui a necessidade do aporte hospitalar.
Contribui¢6es da consulta publica sem dados técnicos adicionais relevantes.

147/2015

A Consulta Publica recebeu 11 contribuicbes de teor técnico-cientifico. Falta de
evidéncia robusta sobre efetividade clinica, auséncia de estudos com delineamento
adequado para o publico-alvo, inexisténcia de dados sobre uso de eritropoetina sem
insuficiéncia renal crénica.

149/2015

A Consulta Publica recebeu 24 contribuigcdes, sendo 15 técnico-cientificas e 9 de
pacientes e/ou cuidadores. Auséncia de evidéncia clinica robusta de superioridade
em relagao as alternativas ja incorporadas, elevado impacto orgamentario estimado,
paises que possuem sistemas publicos de salide ndo recomendam o financiamento
por ndo considera-lo custo-efetivo.

151/2015

A Consulta Publica recebeu 284 contribuicdes, sendo 52 técnicas e 232 de pacientes.
Reconhecimento do TCTH alogénico aparentado como Unico tratamento curativo
disponivel, apoio unanime da CONITEC, evidéncias de eficacia em casos
selecionados, amplo apoio na consulta publica, e impacto positivo na qualidade de
vida dos pacientes com doenca falciforme.

213/2016

Foram recebidas 19 contribuicdes. Analise de custo-efetividade favoravel, menor
custo em relacao a alternativas disponiveis, e evidéncia de eficacia clinica
comparavel aos demais medicamentos da mesma classe. Outras agéncias
recomendaram a incorpora¢cao como alternativa de tratamento.

226/2016

Foram recebidas 362 contribuicbes, sendo 69 técnico-cientificas e 293 de
experiéncia ou opinido. Incertezas sobre a superioridade em relacao aos tratamentos
ja oferecidos pelo SUS. Alto impacto orcamentario.

239/2017

Foram recebidas 31 contribuicdes, sendo 4 técnico-cientificas e 27 de experiéncia ou
opinido. Resultados sugerem eficacia e seguranca. Os gastos com medicamentos
bioldgicos serao potencialmente reduzidos no cenario de incorporacao desse agente.

264/2017

Expansao de uso aprovada pela ANVISA, evidéncias de eficacia e seguranga em
estudos clinicos com pacientes pediatricos, impacto orcamentario baixo, e
relevancia para revisao de PCDT.

293/2017

Foram recebidas 348 contribuicdes, sendo 8 técnico-cientificas e 340 de experiéncia
ou opinido. Reconhecimento da laronidase como terapia de reposicao enzimatica
eficaz, impacto positivo na progressao da doenca e na qualidade de vida, auséncia de
alternativas terapéuticas modificadoras da doenca no SUS, e apoio unanime nas
contribuicdes da consulta publica.
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Foram recebidas 508 contribuicdes, sendo 55 técnico-cientificas e 453 de
experiéncia ou opinido. Incertezas substanciais em relacdo a manutencao da eficacia
em longo prazo. Fragilidade dos estudos econdmicos apresentados. Evidéncias nao
demonstraram custo-efetividade.

311/2017

Foram recebidas 625 contribuicdes, sendo 70 técnico-cientificas e 555 de
experiéncia ou opinido. Reconhecimento da idursulfase como Unica opcao de terapia
modificadora da doenca para MPS Il, evidéncia de impacto positivo na progressao da
doenca e na qualidade de vida, e apoio significativo das contribui¢cdes da consulta
publica.

318/2018

Foram recebidas 323 contribuicdes. Evidéncia de eficacia clinica comparavel aos
anti-TNF ja incorporados, proposta de preco similar as alternativas existentes, e
amplas contribuicdes na consulta publica destacando necessidade de opcdes
terapéuticas adicionais.

344/2018

Foram recebidas 465 contribuicbes, sendo 93 técnico-cientificas e 372 de
experiéncia ou opiniao. Evidéncia fraca de eficacia e seguranca. A incorporacao nao
se mostrou custo-efetiva.

348/2018

Foram recebidas 14 contribuicdes, sendo 5 técnico-cientificas e 9 de experiéncia ou
opinido. Falta de evidéncia robusta de superioridade clinica em relagao as
alternativas ja incorporadas, estudos com baixa qualidade metodoldgica. Auséncia
de dados técnicos adicionais nas contribuic6es da consulta publica.

383/2018

Foram recebidas 601 contribuicdes, sendo 22 técnico-cientificas e 579 de
experiéncia ou opiniao. O medicamento nao é custo-efetivo, ainda ha incertezas
importantes na evidéncias apresentadas em relacao a eficacia em longo prazo e
fragilidades dos estudos econémicos apresentados.

405/2018

Foram recebidas 21 contribui¢des, sendo 7 técnico-cientificas e 14 de experiéncia ou
opinido. Nao ha evidéncias de eficacia superior comparado ao placebo e ao
tratamento padrao. Fragilidade dos estudos econémicos apresentados.

417/2018

Foram recebidas 398 contribui¢cbes, sendo 39 técnico-cientificas e 359 sobre
experiéncia ou opiniao. Incertezas quanto a seguranca do medicamento, auséncia de
evidéncia clinica de superioridade frente as alternativas ja disponiveis no SUS, custo
elevado e falta de elementos novos na consulta publica que justificassem a mudanca
de parecer.

446/2019

Foram recebidas 505 contribuicbes, sendo 147 técnico-cientificas e 358 de
experiéncia ou opinido. Alta incerteza sobre o beneficio clinico relevante, auséncia de
efeito comprovado em desfechos centrais da EM-PP, custo elevado do tratamento e
falta de novos dados técnicos nas contribuicdes da consulta publica.

447/2019

Foram recebidas 797 contribui¢cdes, sendo 298 técnico-cientificas e 499 sobre
experiéncia ou opiniao. Falta de superioridade clinica em relagdo aos medicamentos
jaincorporados, incertezas quanto a seguranca em longo prazo, custo elevado, e
auséncia de argumentos técnicos suficientes nas contribuices da consulta publica
para justificar a mudanca de parecer.
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Foram recebidas 342 contribuicdes, sendo 86 técnico-cientificas e 256 sobre
experiéncia ou opinido. Alta incerteza sobre a efetividade clinica em comparacao aos
medicamentos ja incorporados, impacto orcamentario elevado e auséncia de novas
evidéncias técnicas nas contribuicées da consulta publica.

483/2019

Foram recebidas 1280 contribuicdes, sendo 280 técnico-cientificas e 1000 sobre
experiéncia ou opinido. Incertezas sobre eficacia e efetividade. Elevado impacto
orcamentario, que nao se justifica frente as incertezas.

490/2019

Foram recebidas 18 contribui¢des, sendo 2 técnico-cientificas e 16 sobre experiéncia
ou opinido. Qualidade global de evidéncia muito baixa. Alto impacto orcamentario.

505/2019

Foram recebidas 1027 contribuicdes, sendo 130 técnico-cientificas e 897 sobre
experiéncia ou opinido. Efetividade semelhante ao teriflunomida, nova proposta de
preco inferior ao da avaliacao anterior, seguranca aceitavel, administracao oral, e
contribuicdes da consulta publica destacando a importancia de ampliagéao de
alternativas terapéuticas no SUS.

519/2020

Foram recebidas 3.384 contribui¢cdes, sendo 220 de pacientes. Incerteza quanto ao
beneficio clinico relevante, resultados imprecisos quanto a relevancia clinica dos
achados, confiancga final na eficacia considerada baixa. Alto impacto orcamentario.

544/2020

Permite ajuste posoldgico mais preciso em criangas, evita necessidade de partir
comprimidos, melhora a adesao e segurancga do tratamento, sem aumento de custo
para o SUS.

557/2020

Foram recebidas 245 contribui¢cbes, sendo 42 técnico-cientificas e 203 sobre
experiéncia ou opiniao. Beneficios na sobrevida global, sobrevida livre de progressao,
taxa de resposta e remissdo da doenca. Possui apresentacdo como medicamento
genérico, é custo-efetivo e ndo apresenta impacto orcamentario elevado.

558/2020

Foram recebidas 420 contribuicdes, sendo 91 técnico-cientificas e 329 de
experiéncia ou opiniao. Melhora da sobrevida livre de progressao, remissao completa
e resposta global. Possui apresentagao como medicamento genérico, é custo-efetivo
e ndo apresenta impacto orgamentario elevado.

559/2020

Foram recebidas 204 contribuicdes, sendo 47 técnico-cientificas e 157 de
experiéncia ou opiniao. Melhora da sobrevida livre de progressao, remissao completa
e taxa de resposta. Possui apresentacdo como medicamento genérico, é custo-
efetivo e ndo apresenta impacto orcamentario elevado.

561/2020

Foram recebidas 5.601 contribuic6es, sendo 190 técnico-cientificas e 5.411 de
experiéncia ou opinido. Auséncia de superioridade clinica emrelagao ao
natalizumabe ja incorporado, incertezas sobre o perfil de seguranca, custo elevado
do medicamento, e auséncia de argumentos técnicos robustos nas contribuicoes da
consulta publica.
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Foram recebidas 12.304 contribuicdes, sendo 388 técnico-cientificas e 11.916 de
experiéncia ou opinido. Incertezas sobre a manutencao do efeito em longo prazo,
auséncia de critérios de interrupcao do medicamento, custo elevado, acarretando
uma razao de custo-efetividade extremamente alta, necessidade de um exame de
genotipagem especifico.

619/2021

Foram recebidas 2.098 contribuicdes, sendo 243 técnico-cientificas e 1.855 de
experiéncia ou opinido. Alta incerteza quanto ao beneficio clinico relevante, auséncia
de evidéncias robustas de efetividade, custo elevado do tratamento e auséncia de
argumentos técnicos novos nas contribuicdes da consulta publica.

633/2021

Foram recebidas 119 contribuicdes, sendo 25 técnico-cientificas e 94 de experiéncia
ou opinidao. O medicamento ndo é custo-efetivo. O custo do tratamento mostrou-se
com uma razao de custo-utilidade incremental expressiva, aquém das possibilidades
de ser uma tecnologia eficiente para o SUS.

700/2022

Foram recebidas 141 contribuicdes, sendo a maioria favoravel a incorporacao.
Elevado impacto orcamentario incremental, relacao de custo-efetividade da
lenalidomida diante da talidomida e auséncia de novas evidéncias técnicas nas
contribuigcdes da consulta publica.

701/2022

Foram recebidas 64 contribuicdes, sendo a maioria favoravel a incorporacao. Elevado
impacto orcamentario incremental, relagao de custo-efetividade da lenalidomida
diante da talidomida e auséncia de novas evidéncias técnicas nas contribuicdes da
consulta publica.

702/2022

Foram recebidas 168 contribuicdes, sendo 23 técnico-cientificas e 145 de
experiéncia ou opiniao. Evidéncia adicional ainda é necessaria para se conhecer o
impacto em sobrevida global, a efetividade terapéutica ou desempenho do
medicamento em monoterapia. Estimada elevada de impacto orcamentario.

712/2022

Foram recebidas 53 contribuicoes, sendo 5 técnico-cientificas e 48 de experiéncia ou
opinido. Alternativa terapéutica com eficacia e nao significativamente diferente da
tobramicina, além da possibilidade de se evitar o desenvolvimento de resisténcia
bacteriana.

728/2022

Foram recebidas 1.880 contribuic6es, sendo 191 técnico-cientificas e 1.689 de
experiéncia ou opiniao. Fragilidade na evidéncia cientifica apresentada, elevado
impacto orgamentario e auséncia de elementos técnicos novos nas contribuicoes da
consulta publica.

730/2022

Foram recebidas 699 contribuicdes, sendo 125 técnico-cientificas e 574 de
experiéncia ou opiniao. Manutencao da recomendacao favoravel com base na
evidéncia de eficacia clinica nas indicac6es especificas, maior custo-efetividade e
apoio técnico de especialistas e da sociedade civil durante a consulta publica.
Necessidade de ampliar opcdes de tratamento.

747/2022

Foram recebidas 873 contribuicdes, sendo 262 técnico-cientificas e 611 de
experiéncia ou opiniao. Alto impacto orcamentario incremental e andlise do horizonte
tecnoldgico para esta doencga, que aponta um grande nimero de tecnologias que
estdo ou estarao disponiveis. Auséncia de novos elementos técnicos nas
contribuigcdes da consulta publica.
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Foram recebidas 1.008 contribuicdes, sendo 347 técnico-cientificas e 661 de
experiéncia ou opinido. Incertezas quanto a superioridade frente as terapias ja
disponiveis (fingolimode e natalizumabe), auséncia de evidéncia de beneficio clinico
adicional relevante, custo elevado e auséncia de argumentos técnicos novos nas
contribuicdes da consulta publica.

753/2022

Foram recebidas 296 contribuicdes, sendo 151 técnico-cientificas e 145 de
experiéncia ou opinido. as evidéncias ndo mostram beneficio claro, na avaliacao
econdmica ha problemas no uso dos pressupostos utilizados e que mesmo
potencialmente subestimada, o valor da razado de custo-utilidade incremental é
elevado e o impacto orgamentario incremental é expressivo.

768/2022

Foram recebidas 421 contribuigcdes, sendo 152 técnico-cientificas e 269 de
experiéncia ou opiniao. evidéncia cientifica boa e favoravel ao carfilzomibe, porém, a
RCEIl e o impacto orgamentario foram considerados muito altos para o tratamento de
uma doenca que ja tem outras opgdes terapéuticas disponiveis no SUS.

791/2022

Foram recebidas 121 contribuicdes, sendo 7 técnico-cientificas e 114 de experiéncia
ou opinido. Falta de evidéncias de efetividade clinica relevantes em desfechos
criticos, incertezas metodolégicas nos estudos apresentados, elevado impacto
orcamentario, e auséncia de novos argumentos técnicos nas contribuicdes da
consulta publica.

799/2023

Foram recebidas 524 contribuicdes, sendo 115 técnico-cientificas e 437 de
experiéncia ou opiniao. Embora a demanda envolva proposta de tratamento para uma
condicao clinica rara deve ser considerada a razdo de custo-efetividade e o impacto
orcamentario da tecnologia.

810/2023

Foram recebidas 2.066 contribuic6es, sendo 372 técnico-cientificas e 1.694 de
experiéncia ou opiniao. Considerou-se as limitagoes e as incertezas das evidéncias,
particularmente no que se refere a proposicao do preco pelo demandante, ao
parametro de falha terapéutica e ao pressuposto de fracionamento das doses. Foi
destacada a extrapolacao do limiar de custo-efetividade adotado pelo Ministério da
Saude, além de preocupac6es operacionais relacionadas a organizagao dos servicos
para a sua implementacao.

862/2023

Foram recebidas 130 contribuicbes, sendo 46 técnico-cientificas e 84 de experiéncia
ou opinido. Apesar das propostas de alteracao da populacao alvo para viabilizar o
impacto orcamentario, a tecnologia permaneceu com alto custo incremental em
comparacao ao cuidado padrao. A opcao sugerida pelo fabricante de excluir os
pacientes intolerantes/nao responsivos ao danazol diverge da populacao definida no
escopo deste documento. Além disso, na consulta publica houve informacao de
aumento de preco da tecnologia pela empresa fabricante.

872/2024

Foram recebidas 53 contribui¢des, sendo 41 técnico-cientificas e 12 de experiéncia
ou opinido. Aprovacao da incorporagao das novas apresentagdes (100 mg e 1000 mg)
com base na acao da tecnologia ha modificacao do curso da doenca, a ampliacao do
tratamento, a comodidade posoldgica do medicamento nas apresentacdes avaliadas
e as facilidades de manejo em pacientes pediatricos, houve apoio expressivo na
consulta publica.

873/2024

Foram recebidas 18 contribui¢6es, sendo 11 técnico-cientificas e 7 de experiéncia ou
opinido. Aincorporacao foi recomendada com base nos beneficios clinicos e impacto
orcamentario favoravel.
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Foram recebidas 9 contribuicdes, sendo 1 técnico-cientifica e 8 de experiéncia ou
opiniao. Recomendacao favoravel a incorporacdo com base no impacto orcamentario
que sugere uma economia relacionada a reducao de necessidade de transfusdes
sanguineas e terapia de quelacao de ferro. Necessidade de estabelecer atualizacao
do PCDT.

903/2024

Foram recebidas 15 contribui¢des. Mesmo com nova proposta comercial,
considerou-se a manutencao da elevada razao de custo-efetividade incremental.

913/2024

Foram recebidas 334 contribui¢des. Escassez de dados sobre eficdcia e seguranca
comparativa dos tratamentos. Inadequado o modelo de custo-minimizacdo e a
economia de recursos apresentada.

922/2024

Foram recebidas 973 contribuicdes. Ha evidéncia de eficacia e perfil de seguranca,
mas ambas as métricas apresentam incerteza em relacao a sua magnitude (tamanho
do efeito), dado que ha somente um Unico ensaio clinico e que mostra um largo
intervalo de confianca dos resultados. Valor de custo efetividade incompativel com
limiar de custo-efetividade recomendado pelas diretrizes atuais.

Fonte: elaborado pela autora (2025)

A seguir, o grafico demonstra os fatores que mais se repetiram nas 17 decisdes

que mantiveram a recomendag¢ao preliminar favoravel a incorporagao:

Figura 10 — Manutencao do parecer preliminar favoravel a incorporagdo

relevancia para PCDT 1
reducdo de custos IEEE———— 2

proposta de prego favoravel II———— )
proporciona qualidade de vida IEEEEEE———— 4
outras agéncias recomendaram... I 1

menor custo I 2

impacto orcamentdrio baixo/razodvel I 6

evidéncias clinicas I 7
eficacia e seguranca IS 4

demonstra custo-efetividade
auséncia de alternativas no SUS

apoio na CP

Fonte: elaborado pela autora (2025)

Quando categorizados em trés dimensdes: econdmica, técnico-cientifica e social,

nota-se que a dimensao econdmica ¢ dominante:
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Figura 11 — Fatores de manutencio da decisdo por dimensdo

17

P

11

= Econdmica = Técnico-cientifica = Social

Fonte: elaborado pela autora (2025)

Ao analisar os fatores que motivaram a recomendagdo de incorporacdo nas 17
decisdes, observa-se que em 11 decisdes esta presente o fator econdmico relacionado ao
impacto orcamentario favoravel.

Por outro lado, ao analisar as decisdes preliminares ndo favoraveis a incorporagao
que foram mantidas como decisdo final, também ¢ possivel observar que os fatores
econdmicos também foram determinantes, conforme demonstrado na nuvem de palavras

e grafico a seguir:

Figura 12 — Fatores tematicos para manutengao do parecer preliminar

horizonte tecnolégico favoravel

falta de evidéncia robusta

iImpacto orcamentario elevado

custo elevado do tratamento

deficiéncias metodolégicas

Fonte: elaborado pela autora (2025)
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Figura 13 — Fatores para manutencao do parecer preliminar ndo favoravel a incorporacao

outros paises ndo recomendam incorporagdo [ 1
ndo demonstra custo-efetividade I 11
incertezas sobre superioridade ao tratamento... I 8
incertezas sobre manutengdo da eficacia Il 2
impacto orcamentario elevado I 20
horizonte tecnolégico favoravel M 1
fragilidade dos estudos econdmicos N 4
fragilidade de evidéncias clinicas I 15
falta de evidéncia robusta NN 10
deficiéncias metodoldgicas I 5
custo elevado do tratamento NN 7
CP sem dados adicionais relevantes I 14

auséncia de dados/comparadores M 3

Fonte: elaborado pela autora (2025)

A andlise da frequéncia dos argumentos utilizados para justificar a manutengao
das decisdes de ndo incorporagdo revelou que o fator mais recorrente foi o impacto
or¢amentdrio elevado. Tal prevaléncia demonstra a releviancia que a viabilidade
econdmica e¢ o controle de gastos publicos assumem nos processos decisorios da
CONITEC, sobretudo no contexto de doencas raras, em que os tratamentos tendem a ter
valores significativamente superior.

Muito embora 15 processos tenham obtido um volume significativo de
contribui¢des na consulta publica (acima de 500 contribui¢gdes), ndo houve renegociagao
de preco para reavaliacdo do impacto or¢amentario, como ocorreu em 20 processos que
tiveram a decisdo preliminar alterada ap6s consulta publica, que serdo analisados adiante.

A predominancia desse argumento evidencia a preocupagdo com a
sustentabilidade orgamentaria do SUS como um dos pilares da decisdo. Mesmo em
cenarios de doencas graves e com baixa prevaléncia, a incorporagdo de tecnologias sem
garantia de custo-efetividade ou sem defini¢do clara de prego tem sido reiteradamente
recusada. Em muitos casos, a auséncia de uma proposta formal de preco foi, por si so,

suficiente para impedir o avanco da recomendagao.
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Essa tendéncia ndo exclui a importancia dos argumentos clinicos, mas mostra que,
na auséncia de um modelo econdmico vidvel ou de negociacdes de preco compativeis
com o cenario do SUS, as evidéncias clinicas perdem forca frente as barreiras
or¢amentarias. Tal configuracdo reforca a dimensdo economico-politica das decisdes em
saude, em que os principios de universalidade e integralidade enfrentam os limites
impostos pela alocagdo racional dos recursos disponiveis.

O predominio de argumentos economicos frente aos clinicos, sobretudo em
contextos em que nao ha negociagdo de preco ou modelo econdmico viavel, reflete uma
tendéncia observada em diferentes jurisdi¢des de ATS. No NICE (Reino Unido), embora
o critério de custo-efetividade seja central, mecanismos institucionais ampliam as
oportunidades de revisdo: Campbell et al. (2017) identificaram que 74,3% das
recomendacdes em procedimentos intervencionistas foram alteradas apds a consulta
publica, enquanto Longworth et al. (2013) mostraram que, diante de incertezas clinicas e
econdmicas, o instituto pode emitir multiplos ciclos de Documentos de Consulta de
Avaliacao (Appraisal Consultation Document - ACD) - que corresponde a recomendacdo
preliminar - permitindo negocia¢des com fabricantes e ajustes favoraveis.

Na Alemanha, a experiéncia do G-BA ilustra como as audiéncias publicas e o
procedimento de comentarios podem modificar substancialmente o parecer técnico do
IQWiG. Segundo Ruofet al. (2014), em 17 casos analisados, o G-BA deliberou de forma
diferente da recomendacao do IQWiG, atribuindo peso a evidéncias ou analises adicionais
apresentadas no processo.

Ja na Australia, o impacto das contribui¢des sociais mostra-se mais restrito. O
PBAC mantém desde 2014 um portal de comentarios de pacientes e cuidadores
(consumer comments), mas, como observam Kim et al. (2021), ha pouca evidéncia de que
essas contribui¢des alterem as recomendacdes finais, o que aproxima esse cenario da
realidade da CONITEC, em que as consultas publicas tém papel relevante de legitimacao,
mas impacto limitado na reversao de pareceres.

Nas doengas raras, o peso relativo dos fatores economicos tende a ser ainda mais
acentuado, em razdo da elevada incerteza clinica e do alto custo por paciente. Annemans
et al. (2017) ressaltam que os métodos tradicionais de ATS ndo captam adequadamente
essas especificidades e defendem a incorporacdo de dimensdes adicionais de valor, como

a gravidade da condi¢do e a auséncia de alternativas terapéuticas. De modo convergente,
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Cavaller-Bellaubi et al. (2023a) destacam que os medicamentos Orfaos desafiam os
critérios convencionais de custo-efetividade e exigem processos que articulem
viabilidade econdmica e valores sociais, sob pena de reforgar desigualdades no acesso.

Apesar desse predominio de critérios econdmicos, experiéncias como as da
CADTH (Canadd) e do ICER (EUA) mostram que a integragdo estruturada de
contribuicdes de pacientes pode agregar valor qualitativo ao processo. No caso
canadense, Berglas et al. (2016) demonstram que o patient input (contribuigcdes de
pacientes) € incorporado aos relatdrios, trazendo informagdes sobre impacto na vida
diaria e necessidades nao atendidas, ainda que raramente leve a reversdo de
recomendacdes. Ja o estudo de Gerlach et al. (2020) sobre o ICER revela que, entre 463
comentarios analisados em sete relatorios de evidéncias, 18% foram provenientes de
pacientes ou grupos de pacientes, frequentemente apontando lacunas de dados e
questionando a adequacdo metodologica dos modelos. Embora essas contribui¢gdes nao
tenham modificado conclusGes centrais, forneceram contexto sobre beneficios e
experiéncias nao capturados em ensaios clinicos, ampliando a compreensdo dos
avaliadores e fortalecendo a legitimidade social do processo.

No conjunto, os achados sugerem que a CONITEC atua de forma consistente com
a logica dominante de outras agéncias de ATS, em que critérios econdmicos € a robustez
metodoldgica das evidéncias prevalecem sobre demandas sociais quando ha conflito entre
esses dominios. Entretanto, a literatura internacional aponta que a transparéncia na
consideragdo das contribui¢des publicas e a possibilidade de negociagdo com proponentes
sao fatores que podem aumentar o potencial de reversao de decisdes negativas, sobretudo
no campo das doencas raras.

A predominancia do argumento econdmico evidencia a centralidade da
sustentabilidade or¢amentaria do SUS como um dos pilares da decisdo da CONITEC.
Mesmo em cenarios de doengas graves e com baixa prevaléncia, a incorporagao de
tecnologias sem garantia de custo-efetividade ou sem defini¢do clara de prego tem sido
reiteradamente recusada.

Em alguns casos, a auséncia de um acordo sobre o precgo foi, por si s0, suficiente
para impedir o avanco da recomendagdo — situagdo também documentada em outras
agéncias de ATS. No Canada, andlises comparativas mostram que a CADTH e o pCODR

(pan-Canadian Oncology Drug Review - processo especializado dedicado a avaliagao de
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medicamentos para cancer no Canadd) frequentemente condicionam decisdes positivas a
acordos de preco ou mecanismos de compartilhamento de risco, permitindo que
tecnologias inicialmente nao custo-efetivas alcancem recomendacdo favoravel; ja no
Reino Unido, o NICE tende a recusar a incorporagao quando nao ha descontos ou modelos
econdmicos compativeis com o limiar aceito, mesmo diante de algum beneficio clinico.
Essa diferenga estrutural entre as duas jurisdigdes levou a taxas significativamente
distintas de recomendagdo positiva para medicamentos oncoldgicos — 48% no NICE
contra até 95% no processo canadense — e reflete o peso central da negociacdo de prego
na superacdo de barreiras economicas (CHABOT, 2014; BERGLAS et al., 2016;
GAGNON, 2011; LONGWORTH et al., 2013). Tais evidéncias corroboram que, em
contextos de alto custo e incerteza, a presenga de mecanismos institucionais para
viabilizar acordos econdmicos pode alterar substancialmente o desfecho das decisoes,
aspecto ainda pouco explorado no cenario da CONITEC.

No caso britanico, destaca-se ainda o papel dos patient access schemes (acordos
de acesso do paciente) e dos descontos confidenciais como ferramentas para viabilizar
recomendacdes favoraveis em contextos de alto custo (ANNEMANS, 2017; JOMMI,
2021b).

Embora os critérios econdmicos se destaquem, a literatura mostra que outros
elementos, como incertezas clinicas e evidéncias insuficientes, frequentemente reforgam
a decisdo negativa. No NICE, por exemplo, anélises de casos revelam que a imaturidade
dos dados de sobrevida a longo prazo e a baixa robustez metodolégica nos ensaios
clinicos foram motivos recorrentes de nao incorporagdo, mesmo na presenca de beneficio
clinico de magnitude incerta (CAMPBELL et al., 2016; ALLEN, 2017). Essa associagdo
entre preco elevado e incerteza clinica também ¢ observada em outras jurisdi¢des, como
nos processos do IQWiG e do G-BA, na Alemanha, e do PBAC, na Austrilia,
configurando um padrdo internacional (ROLLET, 2013; DIMITROVA, 2022;
KANEYASU et al., 2025).

Essa tendéncia ndo elimina a importancia dos argumentos clinicos, mas demonstra
que, na auséncia de um modelo econdmico viavel ou de negociacdes de prego compativeis
com o or¢camento do SUS, as evidéncias clinicas tendem a perder forca frente as barreiras
or¢amentdrias. Isso reforca a dimensdo economico-politica das decisdes em saude, nas

quais os principios de universalidade e integralidade enfrentam os limites impostos pela
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alocagdo racional de recursos. Nesse sentido, Teerawattananon et al. (2021) identificam,
em pesquisa global, que os principais entraves ao uso da ATS incluem falta de dados,
limitagdes de capacidade técnica e a percepgao de que a avaliagdao coloca um “prego na
vida”, o que revela como fatores politicos e culturais podem restringir a adogdo de
tecnologias mesmo quando ha evidéncias clinicas. De modo convergente, Cavaller-
Bellaubi et al. (2023a) e Foltanova (2022) destacam que, no campo das doengas raras, a
incerteza clinica e os custos elevados intensificam a centralidade dos critérios
econOmicos, pressionando sistemas de saude a negociar solugdes que equilibrem
sustentabilidade e equidade.

A conjuncdo entre custo-efetividade desfavoravel e incerteza clinica constitui,
assim, o nucleo argumentativo mais recorrente para a manuten¢do de decisdes negativas
em diferentes jurisdicdes. Annemans et al. (2017) assinalam que os métodos
convencionais de avaliagdo raramente conseguem refletir as especificidades das doencgas
raras, demandando critérios expandidos que incorporem gravidade, raridade e impacto na
qualidade de vida. Na mesma dire¢do, Dupont e Van Wilder (2010) demonstram que, na
Europa, a fragilidade da evidéncia clinica frequentemente limita o acesso a medicamentos
orfaos, mesmo quando a necessidade social € clara. J4 Gutierrez et al. (2015) reforcam
que o financiamento sustentavel desses fArmacos na Europa exige modelos de avaliagdo
que superem a logica exclusiva da custo-efetividade, reconhecendo multiplos critérios de
valor. Esses achados apontam que, no Brasil, a CONITEC enfrenta dilema semelhante: a
tensdo entre sustentabilidade econdmica e equidade no acesso a terapias para doencas
raras.

Tamachiro et al. (2022) analisaram 514 solicitagdes de incorporacdo de
medicamentos submetidas 8 CONITEC entre 2012 e 2020, com o objetivo de discutir em
que medida a atuagdo da industria farmacéutica interfere na sustentabilidade do SUS. O
estudo mostrou que a industria foi responsavel por uma parcela expressiva das demandas,
especialmente de medicamentos de alto custo, e que suas solicitagdes apresentaram maior
taxa de indeferimento em comparagao a outros demandantes. Para os autores, esse cenario
revela uma pressao estrutural da industria nos processos decisérios, que tensiona o0s
critérios técnico-cientificos da comissdo e expde os desafios de equilibrar inovagao
terapéutica com justica distributiva e sustentabilidade orcamentéria no sistema publico de

saude.
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5.4.2 DECISOES PRELIMINARES ALTERADAS APOS CONSULTA

PUBLICA

A tabela a seguir apresenta os processos em que a decisdo preliminar de nio

incorporagdo foi alterada para parecer favoravel a incorporagdo, apos a andlise das

contribuigdes recebidas nas consultas publicas:

surgirdo evidéncias
melhores do que as
atuais e de que o
medicamento ja esta
incorporado a pratica
clinica.

Tabela 5 — Decisoes preliminares alteradas
Relatorio| Resumo - Fatores Argumentos principais
217/2016 | Perspectiva de que ndo | A Consulta Publica recebeu 235 contribuicdes, sendo 12 técnico-

cientificas e 223 de experiéncia ou opinido. Nao ha evidéncias
relevantes, porém nao ha perspectiva de evidéncias melhores do
que as atuais. O medicamento ja esta incorporado na pratica
clinica por melhorar a fungdo pulmonar nesse grupo de pacientes.

clinicos e nova
proposta de preco
mais competitiva

257/2017 | Apresentacdo de A consulta publica recebeu 134 contribuig¢des técnico-cientificas e
genérico com economia | 636 de experiéncia/opinido, destacando beneficios clinicos em
comparativa e pacientes com falha terap€utica as drogas injetaveis. Além disso,
orgamentaria ao SUS, e | considerou-se a disponibilidade de um medicamento genérico e
melhora da adesdo analises reforcando economia comparativa frente ao
relatada por pacientes | natalizumabe, com estimativa de economia orgamentéaria no SUS.

A mobilizacao social e o argumento de escalonamento terapéutico
mais efetivo foram decisivos.

259/2017 | Nova anélise A consulta publica recebeu 56 contribui¢des técnico-cientificas e
demonstrou ndo 807 de experiéncia/opinido, reforcando a ndo inferioridade clinica
inferioridade e proposta | frente as betainterferonas e ao glatiramer. Além disso, houve nova
de prego compativel proposta de prego compativel com comparadores do SUS.
com comparadores Experiéncias internacionais (NICE, PBAC, CADTH) também

influenciaram, ja que varias agéncias haviam incorporado
mediante negociacdo de preco ou risco compartilhado. Esses
elementos levaram a mudanga de posi¢do da CONITEC.

286/2017 | Revisao dos dados A consulta publica recebeu 1.813 contribuig¢des (361 técnico-

cientificas e 1.452 de experiéncia/opinido). As manifestacdes
reforgaram evidéncias adicionais de efetividade e seguranga, além
de uma nova proposta de preco equivalente ao fingolimode. Foi
demonstrado potencial de economia ao SUS em analises de
impacto or¢amentario. A forte mobilizagao social e a
renegociacgdo de prego foram decisivas para a incorporagao.
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402/2018 | Consulta e audiéncia Forte mobilizacdo na consulta publica. Recebidas 919
mostraram gravidade e | contribuicdes, sendo 63 técnico-cientificas e 856 sobre
falta de alternativas. experiéncia/opinido, com maioria absoluta contraria a decisao
Revisdo dos dados preliminar. Argumentos sobre risco de desfechos graves sem
clinicos e negociacdo | tratamento durante gestacdo ¢ necessidade de alternativas para
de preco pacientes responsivos. Houve também negociagao de prego. O
plenario deliberou pela incorporacao condicionada ao PCDT.
404/2018 | Demonstracdo de Foram recebidas 661 contribuic¢des, sendo 97 técnico-cientificas e
reduc¢do de transfusdes | 564 sobre experiéncia/opinido. Revisdo de evidéncias indicou
e proposta econdmica | beneficio clinico relevante (aumento de plaquetas, redugao de
compativel sangramentos) em pacientes refratarios. A consulta publica trouxe
contribui¢des majoritariamente contrarias a ndo incorporagao.
Considerou-se ainda experiéncia internacional e impacto
orgamentdario aceitavel frente ao perfil de gravidade da doenga.
411/2018 | Gravidade da MPS Foram recebidas 1.331 contribuigdes, sendo 114 técnico-
IVA, auséncia de cientificas e 1.217 sobre experiéncia/opinido. Apesar de
alternativas evidéncias frageis e custo-efetividade desfavoravel, a decisdo foi
justificaram a revertida apds forte pressdo de pacientes e associagdes na consulta
incorporagdo e nova publica e apds nova proposta de preco, representando 25% de
proposta de prego com | reducdo. A gravidade da doenca, auséncia de alternativas
reducdo de 25%. terapéuticas no SUS e alinhamento com experiéncias
internacionais (com restri¢des) pesaram na decisao final.
412/2018 | Manifestagoes Foram recebidas 128 contribui¢des técnico-cientificas e 1.138
familiares reforcaram | sobre experiéncia/opinido (somatério incorreto no relatorio).
necessidade de acesso a | Evidéncias clinicas frageis, mas consulta ptiblica e mobilizagao
unica opgdo disponivel |social destacaram auséncia de opgoes no SUS e necessidade de
e nova proposta de acesso. Nova proposta de preco com redugdo de 25%.
preco com redugdo de | Considerou-se também experiéncias internacionais e o alto
25%. impacto da doenga, o que levou a incorporagdo excepcional,
mesmo diante de custo elevado e incerteza de efetividade.
413/2018 | Mobilizagdo social Foram recebidas 2.510 contribuigdes, sendo 375 técnico-
contraria a decisdo cientificas e 2.135 sobre experiéncia/opinido, com 95% contrarias
preliminar, auséncia de |a decisdo preliminar. Auséncia de alternativas terapéuticas e
alternativas. impacto clinico relevante. Embora o custo fosse considerado
Negociagdo para muito alto, a CONITEC deliberou pela incorporagdo excepcional
reducdo do preco. em razdo da magnitude social e clinica da demanda e da
mobilizagdo dos paciente. Condicionou & negociagdo para redugao
de prego.
418/2018 | Nova proposta de preco | Foram recebidas 697 contribuicdes, sendo 19 técnico-cientificas e

e reinterpretagdo das
evidéncias clinicas

678 sobre experiéncia/opinido. A consulta publica trouxe ampla
discordancia da decisdo preliminar, destacando eficécia ja
consolidada em comparadores e conveniéncia posoldgica (menor
frequéncia de aplicac¢do). Houve também proposta de prego
compativel com alternativas ja disponiveis no SUS, favorecendo
custo-efetividade.




105

448/2019 |Relatos de efetividade e | Foram recebidas 746 contribuic¢des, sendo 10 técnico-cientificas e
mobilizacdo social na | 736 sobre experiéncia/opinido. Apesar de evidéncias clinicas
consulta publica limitadas, a gravidade da doenga, auséncia de alternativas

terapéuticas e forte mobilizagdo social na consulta publica
levaram a mudanga. Considerou-se a relevancia de oferecer
suporte nutricional essencial aos pacientes.

609/2021 | Demonstragdo de Foram recebidas 379 contribuicdes, sendo 70 técnico-cientificas e
beneficio em subgrupos | 309 sobre experiéncia/opinido. Contribui¢cdes da consulta publica
e nova proposta de reforcaram eficacia comparavel ao natalizumabe, com ganhos em
preco posologia e perfil de uso. Houve também nova proposta de prego

¢ analise de impacto orcamentario mostrando viabilidade. A
mobilizacao de pacientes e médicos especialistas pesou na
decisdo.

642/2021 | Primeira alternativa Foram recebidas 359 contribuicdes, sendo 72 técnico-cientificas e
oral da via da 287 sobre experiéncia/opinido. Consulta publica trouxe
prostaciclina com manifestagdes sobre necessidade terapéutica em pacientes
adesdo superior e nova | refratarios. Embora o custo fosse elevado, houve negociagio de
proposta de prego preco e revisao de custo-efetividade, aliadas a gravidade da

condi¢ao e comodidade posoldgica, que levaram a incorporagao.

706/2022 | Manifestagoes Na Consulta Pablica foram recebidas 2.303 contribuigdes, sendo
destacaram gravidade, |446 técnico-cientificas e 1.857 sobre experiéncia/opinido. Houve
auséncia de opgdes, audiéncia publica. Consulta publica e audiéncia publica
nova proposta de preco | destacaram a gravidade da doenga ultrarrara e a inexisténcia de
com desconto relevante | alternativas. Uma nova proposta de pre¢o com desconto relevante

foi apresentada, alterando a avaliagdo de custo-efetividade. O
fator decisivo foi a pressao social somada a negociagdo
econdmica.

844/2023 | Mobilizagao social, Foram recebidas 3.140 contribuigdes, sendo 201 técnico-
eficacia robusta e nova | cientificas e 2.928 sobre experiéncia/opinido (apds retirada de
proposta de prego duplicatas). O expressivo volume de contribuigdes de pacientes e

associacoes ressaltou beneficios clinicos robustos (fungio
pulmonar, qualidade de vida). Houve também proposta de
desconto no preco, tornando a incorporagdo viavel. A decisdo
final alinhou-se a diretrizes internacionais e reconheceu a
relevancia social e clinica da tecnologia.

855/2023 | Via oral em pulsos, Foram recebidas 3.226 contribui¢des, sendo 568 técnico-

eficacia em alta
atividade e nova
proposta de prego com
custo-minimizagao

cientificas e 2.658 sobre experiéncia/opinido. Apesar das
incertezas clinicas na comparagdo indireta com natalizumabe, a
tecnologia mostrou-se alternativa terap€utica viavel com
posologia mais conveniente (oral, ciclos curtos). A consulta
publica reuniu forte mobilizagdo de pacientes, destacando riscos
do natalizumabe (LEMP) e ganhos de qualidade de vida com a
cladribina. Houve também proposta de preco com desconto
significativo, e referéncias a experiéncias internacionais de
incorporagdo (NICE, Canada, Australia) refor¢caram a decisdo.
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860/2023 | Eficacia clinica, uso Foram recebidas 338 contribuic¢des, sendo 52 técnico-cientificas e
hospitalar emergencial |286 sobre experiéncia/opinido. Evidéncias clinicas mostraram
e adequacao econdmica | eficacia na redugdo do tempo de melhora e menor risco de
com nova proposta de | complicagdes em crises graves de angioedema hereditario. A
preco com desconto consulta publica trouxe contribuigdes técnico-cientificas e

experiéncias de pacientes enfatizando risco de morte por asfixia
sem tratamento adequado. Nova proposta de preco com desconto.
Embora o impacto orgamentario fosse relevante, considerou-se a
gravidade da condicdo rara e a inexisténcia de alternativas
equivalentes no SUS.

861/2023 | Administragdo Foram recebidas 315 contribui¢des, sendo 28 técnico-cientificas e
subcutanea domiciliar e | 287 sobre experiéncia/opinido. Tecnologia subcutanea, de facil
eficacia reconhecida administracdo domiciliar, considerada complementar ao C1-INH
internacionalmente, IV. A consulta ptiblica destacou experiéncias de pacientes e
com nova proposta de | médicos sobre a rapidez no alivio das crises € a maior autonomia
preco do paciente. O preco foi renegociado em relagdo a avaliagao de

2015, melhorando a relagdo de custo-utilidade. A decisao final
incorporou o medicamento como opg¢ao adicional no PCDT de
angioedema hereditario.

864/2024 | Eficacia em refratarios, | Foram recebidas 1.235 contribui¢des, sendo 505 técnico-
seguranga ¢ proposta de | cientificas e 730 sobre experiéncia/opinido. Apesar da incerteza
preco mais acessivel, | em comparagdes com outros bioldgicos, o farmaco mostrou
com redugdo do custo | eficdcia superior ao placebo, eficicia em pacientes refratarios e
do tratamento perfil de seguranga aceitavel. A consulta publica trouxe forte

mobilizacdo de pacientes ¢ médicos especialistas, destacando falta
de opgoes apos falha de anti-TNFs. Houve negociag@o de preco
(incluindo proposta de fornecimento sem custo da fase de
indugdo), o que melhorou a analise economica e viabilizou a
incorporagao.

875/2024 | Mesma eficacia do Foram recebidas 488 contribuig¢des, sendo 171 técnico-cientificas
eculizumabe com e 317 sobre experiéncia/opinido. O medicamento demonstrou
menos aplicagoes e eficacia comparavel ao eculizumabe, com vantagens em posologia
custo equivalente, apds | (intervalo de infusdo mais longo). Na consulta publica, pacientes
nova proposta de preco | e associagdes enfatizaram beneficios clinicos e de adesdo. O fator

decisivo foi a nova proposta de pregco na CP, que alterou a analise
de custo-minimizagao e reduziu impacto or¢gamentario em relagao
ao cenario atual com eculizumabe.

888/2024 | Exame de facil acesso, | Foram recebidas 266 contribuigdes, sendo 161 técnico-cientificas

menos invasivo e
custo-efetivo

e 105 sobre experiéncia/opinido. A consulta publica destacou
relevancia da calprotectina como biomarcador ndo invasivo,
reduzindo necessidade de colonoscopias frequentes. Evidéncias
mostraram boa correlagdo com atividade inflamatoéria intestinal.
Considerou-se também viabilidade de implementagdo e impacto
orcamentario manejavel. O processo foi marcado pela forte defesa
de especialistas e pacientes.
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Eficaz em refratarios,
melhora da qualidade
de vida e
competitividade com
alternativas do SUS,
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Foram recebidas 75 contribuigdes (especificagdo da categoria
ausente). Consulta publica reuniu pacientes ¢ médicos que
relataram falha de resposta a analogos de somatostatina de 1*
geragdo. As contribui¢des ressaltaram melhora clinica em casos
refratarios. Nova proposta comercial da empresa e evidéncias

ap6s nova proposta de | adicionais de custo-efetividade favoreceram a decisao final.
preco

Fonte: elaborado pela autora (2025)

Os dados demonstram que 20 relatorios apresentaram fatores economicos para a
mudanca de parecer. Em todos os casos, a renegociagdo de preco ou adequagdo
or¢amentaria foi decisiva para a incorporagao.

Esses dados também demonstram que, ainda que majoritariamente as decisdes
finais estejam fundamentadas em fatores economicos, hé casos significativos em que as
contribui¢cdes da sociedade influenciaram diretamente a decisao final da CONITEC,
especialmente quando articuladas a evidéncias clinicas adicionais, argumentos
econdmicos ¢ manifestagdes organizadas por associagdes de pacientes ou profissionais
de saude, demonstrando forte mobilizagdo social.

Os graficos abaixo demonstram o perfil das contribui¢des - excluido o relatério
904/2024 por ndo conter a especificacdo das categorias - em que fica evidente o grande
volume de contribui¢des sobre experiéncia ou opinido, que € a categoria composta por

pacientes, familiares, cuidadores e interessados no tema.

Figura 14 — Perfil das Contribui¢des por relatério com decisao final alterada



108

100%
90%
80%
70%
60%
50%
40%
30%
20%
10%

0%

217/2016 . |

N NN
-l =l -
o O o
N N N
~ s
N O O
n wn o
N N N

Fonte: elaborado pela autora (2025)

402/2018 .
404/2018 .

0 o o - = N
o = - N o o
o © o o © o
N N N N N N
e T e e -
- &N ™ A N O
L B, o < O
T < < o O N~

B Técnico-cientificas M Experiéncia/Opinido

418/2018 .
448/2019 .
842/2023
855/2023
860/2023
861/2023
864/202¢ |
875/2024
888/202¢

Figura 15 — Contribuigdes por categoria

= Técnico-cientificas = Experiéncia/Opinido

Fonte: elaborado pela autora (2025)

Nos processos analisados, a mudanga de parecer da CONITEC esteve

frequentemente associada a incorporagdo de contribuigdes provenientes da participagao
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social estruturada, sobretudo nas consultas ptblicas e nas contribui¢des que trazem a
perspectiva do paciente. Em diversos casos, a apresentacao de novos dados clinicos,
relatos de uso em vida real e informagdes adicionais sobre impacto orcamentario
demonstraram como esses instrumentos podem alterar a forma de enquadrar o problema
e sustentar uma decisdo favordvel a incorporacdo. Esse padrdo encontra paralelo na
experiéncia do NICE, onde o processo de avaliagdo de tecnologia tUnica (single
technology appraisal) prevé etapas formais de consulta publica — por meio de
documentos preliminares e finais — e a participacdo de pacientes especialistas e
representantes leigos nos comités. Esse arranjo permite que suas contribuigcdes
influenciem diretamente o debate sobre gravidade da condi¢ao, relevancia social e custo-
efetividade das tecnologias avaliadas (NICE, 2022; Hale, 2023).

Na Austrdlia, o PBAC mantém mecanismos de participagcdo social, como o0s
consumer comments (comentarios de pacientes e cuidadores) e o Life Saving Drugs
Program (Programa de Medicamentos que Salvam Vidas), que possibilitam a
manifestagdo de pacientes e cuidadores. Relatorio recente do Department of Health and
Aged Care indica que, ainda que essas contribui¢des nem sempre resultem na reversao de
pareceres, elas sdo consideradas na formulagdo de acordos de acesso gerenciado € em
negociagdes especificas de preco e fornecimento, compondo assim 0 processo
deliberativo do comité (Department of Health and Aged Care, 2024).

No contexto europeu, a EUnetHTA 21 e a implementacdo da nova regulagao
europeia de Avaliacdo de Tecnologias em Saude (HTAR) marcam um avango em dire¢ao
a harmonizagdo dos processos. Conforme analisam Urbina et al. (2024), essa transi¢ao
institucionalizou a produgdo das Avaliagdes Clinicas Conjuntas (Joint Clinical
Assessments - JCAs) e desenvolveu diretrizes metodoldgicas especificas para o
envolvimento de pacientes e profissionais de saide como stakeholders (atores sociais).
Esse arranjo reflete uma tendéncia de ampliar a transparéncia € o peso da participagao
social nos processos de ATS, especialmente em doencas raras, reduzindo assimetrias e
reforgando a legitimidade das decisdes.

Esses arranjos institucionais revelam como diferentes sistemas de ATS tém
buscado ampliar a legitimidade de suas decisdes, abrindo espaco para a voz de pacientes,
cuidadores e outros atores sociais. Sob a Otica da bioética, a incorporacdo das

contribui¢des sociais nos processos de ATS transcende a dimensdo técnica e assume
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carater normativo. A bioética da protecio (SCHRAMM, 2000) lembra que sujeitos em
maior vulnerabilidade, como pacientes com doencas raras, demandam atengao
diferenciada do Estado, ndo podendo ser invisibilizados em nome da racionalidade
econdmica. Garrafa e Porto (2002) reforcam, pela bioética de intervengdo, que a
neutralidade técnica ¢ insuficiente diante de desigualdades estruturais, impondo a adogao
de mecanismos ativos de inclusdo. Nessa mesma dire¢do, Hossne (2006) defende que os
principios bioéticos devem ser entendidos como referenciais flexiveis, capazes de
dialogar com contextos concretos e necessidades sociais. A solidariedade (BASTOS et
al., 2021), por sua vez, emerge como categoria central, implicando o compartilhamento
coletivo dos custos da raridade e evitando que o Onus recaia apenas sobre pacientes €
familias. Finalmente, Almeida (2010) propde compreender a vulnerabilidade como
principio €tico universal, vinculando-a a obrigagdo de cuidado e a promocao de justica
sanitaria. Assim, a abertura dos processos decisorios a participagdo social ndo se limita a
fortalecer a legitimidade democratica, mas constitui um dever ético de protecdo e
equidade, especialmente em cendrios de maior fragilidade.

Complementarmente, ¢ preciso reconhecer que, sob a otica da bioética, esses
arranjos institucionais ndo podem ser compreendidos apenas como mecanismos
procedimentais de consulta, mas como expressoes de justi¢a, equidade e protegdo diante
das vulnerabilidades que marcam as doencas raras. A bioética da prote¢do impde garantir
que pacientes em situa¢do de fragilidade tenham sua voz efetivamente considerada no
processo deliberativo (CAMPELLO et al., 2018). Essa perspectiva se articula a proposta
de Costa e Lionco (2006), para quem a cidadania em satde s6 se efetiva quando
acompanhada de condi¢des reais de participagdo e equidade, superando desigualdades
estruturais que limitam a autonomia. Como lembra Pessini (2005), a bioética precisa
transcender o enfoque biomédico e responder aos dilemas sociais contemporaneos, como
a tensdo entre custo e dignidade no cuidado de doengas raras. Santos, Bruna (2020)
acrescenta que a equidade € principio central, exigindo que os desiguais sejam tratados
de modo diferenciado, enquanto Ventura et al. (2015) alertam que arranjos que
flexibilizam a universalidade da satide ampliam desigualdades e comprometem a justica
sanitaria. Desse modo, abrir espaco para a participagdo social nos processos de ATS nao
¢ apenas uma estratégia de legitimidade democratica, mas um imperativo ético orientado

pelos principios de protecdo, equidade e solidariedade.
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Embora a andlise de custo-efetividade seja um instrumento central nos processos
de avaliagdo de tecnologias em saude, ela ndo ¢ suficiente para capturar toda a
complexidade associada as doencas raras. Evidéncias recentes mostram que o impacto
dessas condic¢des ultrapassa o individuo afetado, atingindo intensamente familiares e
cuidadores, que enfrentam sobrecarga psicossocial, redu¢do da qualidade de vida e
prejuizos em vinculos sociais € ocupacionais (Atkins; Padgett, 2024). Nesse sentido,
limitar-se a critérios econdmicos desconsidera dimensdes de equidade fundamentais,
sobretudo quando se trata de populagdes em situacao de vulnerabilidade, que necessitam
de suporte ampliado e reconhecimento institucional. Assim, torna-se necessario que
instancias como a CONITEC incorporem abordagens mais abrangentes, integrando
instrumentos de equidade que contemplem nao apenas a relacdo custo-beneficio, mas
também os efeitos psicossociais e sociais das tecnologias em saude para pessoas com
doengas raras e suas familias.

Embora a andlise dos 75 relatérios evidencie quais fatores motivaram a
manuten¢do ou alteracdo das decisdes preliminares, foi igualmente necessario examinar
em que medida as vulnerabilidades dos pacientes com doencgas raras foram mobilizadas
como elementos relevantes no processo decisorio. Os resultados mostram que tais
vulnerabilidades — fisicas, funcionais, psicossociais, econdmicas e¢ de acesso —
emergem com frequéncia nas contribui¢des das consultas publicas e sdo reconhecidas
pela CONITEC como parte do contexto da doenga. Contudo, sua influéncia sobre a
mudanga de posi¢do institucional € indireta e condicionada: elas ganham peso sobretudo
quando articuladas a dois outros elementos decisivos, (i) novas evidéncias clinicas que
reduzam a incerteza e (ii) propostas econdmicas ou renegociacdes de preco que tornem a
tecnologia viavel para o sistema. Dessa forma, a vulnerabilidade ndo opera como critério
autonomo de decisdo; ela atua como amplificadora de relevancia social e como
justificativa moral complementar, mas sua capacidade de mudar recomendacdes depende
de convergéncia com elementos técnico-econdmicos. Nos casos em que esses dois
ultimos fatores ndo se apresentaram de forma robusta, as vulnerabilidades foram

reconhecidas, porém ndo foram suficientes para alterar o sentido do julgamento.
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55 FONTES E CONTEUDO DAS CONTRIBUICOES QUE
INFLUENCIARAM A MUDANCA DE DECISAO

A analise qualitativa das contribui¢des apresentadas nas consultas publicas dos
processos que tiveram mudanga de decisdo preliminar para incorpora¢do evidenciou a
relevancia de fontes multiplas e argumentos diversos. Os dados extraidos indicam que as
contribuic¢des partiram de diferentes perfis de participantes, como pacientes e familiares,
profissionais de saude, sociedades médicas e representantes da industria farmacéutica,
compondo um mosaico de argumentos técnicos, econdmicos e sociais.

No caso do relatorio 257/2017, referente ao Fingolimode para esclerose multipla
remitente-recorrente (EMRR), as contribui¢gdes foram decisivas para a revisao do parecer
inicial. As manifestagdes enfatizaram a necessidade de revisao do PCDT, a existéncia de
medicamento genérico registrado na Anvisa com menor custo ¢ o apelo 2 modernizagao
da linha de cuidado da EMRR. As fontes dessas contribui¢des incluiram profissionais de
saude, sociedades médicas e familiares de pacientes, evidenciando uma pressao social
qualificada, embasada tanto na experiéncia do cuidado quanto em argumentos técnico-
cientificos.

A diversidade das fontes e a consisténcia dos argumentos — especialmente
aqueles que traziam propostas econdmicas viaveis, reinterpretacdo das evidéncias
clinicas, apelos por equidade e adequagdo terapéutica — foram elementos comuns nos
processos em que houve reversdo da recomendacao. Essa constatagcdo reforca o papel das
consultas publicas como instrumento de escuta ativa e deliberacdo ampliada, que, embora
ndo altere o carater técnico da andlise, pode qualificar o processo decisorio, especialmente

quando ha fragilidade de evidéncias ou controvérsia cientifica.

Tabela 6 — Contribui¢des por relatorio e fonte

Relatoério Contribuicao Fonte da
contribuicao
257/2017 | Revisar urgentemente o PCDT de EMRR para Profissionais de
adequar a realidade clinica atual, atualizando a saude

posicdo das drogas de acordo com os perfis de
seguranca, eficacia e custo-efetividade.




257/2017

A proposta de que o fingolimode seja posicionado
como segunda linha é incoerente com a pratica
clinica e com os posicionamentos internacionais. A
sua eficdcia e seguranca o colocam como opcao de
primeira linha em muitos paises. A manuteng¢ao do
interferon e do acetato de glatiramer como op¢des
preferenciais ndo corresponde as evidéncias
cientificas mais recentes.

Sociedades médicas
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257/2017

Ha necessidade de modernizagdo da linha de
cuidado da EMRR no SUS, incorporando
medicamentos orais e com melhor adesao.

Pacientes e
familiares

257/2017

Ja existe medicamento genérico registrado na
ANVISA, o que pode reduzir o custo do tratamento
no SUS e viabilizar sua incorporacao.

Profissionais e
representantes da
sociedade

259/2017

A teriflunomida tem eficacia semelhante aos
medicamentos ja disponiveis no SUS, como
interferons e glatiramer, com a vantagem da
administracgdo oral.

Profissional de
saude

259/2017

Existem estudos demonstrando a ndo inferioridade
da teriflunomida em relacdo aos
imunomoduladores injetaveis. Além disso, a
conveniéncia da posologia pode melhorar a adesao.

Sociedade médica

259/2017

Com o preco proposto mais compativel com os
medicamentos ja disponiveis, como a
betainterferona, o custo-beneficio se torna mais
favoravel.

Representante da
indUstria ou
sociedade
organizada

286/2017

Os estudos clinicos mais recentes demonstram que
o fumarato de dimetila é eficaz na reducdo da taxa
de surtos e na progressao da incapacidade, com
perfil de seguranca aceitavel.

Profissional de
saude

286/2017

Considerando as novas andlises de custo-
efetividade e a eficdcia comparavel a medicamentos
injetaveis ja ofertados no SUS, a incorporagao do
fumarato de dimetila é vantajosa.

Entidade técnica ou
avaliador

286/2017

Aintroducdo de tratamento oral como o fumarato
pode melhorar significativamente a adesdo ao
tratamento, reduzindo custos indiretos ao SUS.

Paciente ou
cuidador

402/2018

A sapropterina representa a Unica possibilidade
terapéutica especifica para pacientes com
deficiéncia de BH4, condi¢do rara e altamente
limitante.

Profissional de
saude




402/2018

Diversos estudos demonstram a eficacia da
sapropterina em melhorar o controle da
fenilalanina em pacientes respondedores,
reduzindo a carga dietética.

Sociedade médica
ou associacdo de
pacientes
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402/2018

O impacto orcamentdario estimado é aceitavel
guando se considera o numero restrito de pacientes
e os beneficios clinicos relevantes.

Gestor ou avaliador
técnico

404/2018

O impacto orgamentario foi superestimado na
avaliagdo inicial. A revisdao com dados atualizados
reduz significativamente o custo incremental.

Profissional de
saude ou entidade
consultora

404/2018

Pacientes refratarios as demais opgdes terapéuticas
tém no eltrombopague a Unica alternativa para
evitar esplenectomia, com qualidade de vida
significativamente melhor.

Associacdo de
pacientes

404/2018

A manifesta¢do da comunidade cientifica e dos
pacientes foi amplamente favoravel a incorporacao
do medicamento, destacando sua efetividade em
casos refratarios.

Sociedade médica
ou entidade
representativa

405/2018 | O romiplostim representa uma opc¢do terapéutica Profissional de
importante para pacientes com purpura salde
trombocitopénica imune cronica refrataria,
especialmente aqueles que ndo respondem ou ndo
toleram tratamentos convencionais.

405/2018 | A incorporagdo no SUS reduzird a necessidade de Sociedade

esplenectomia, melhorando a qualidade de vida e
diminuindo riscos associados ao procedimento
cirargico.

médica/cientifica

405/2018

Pacientes relatam impacto positivo no controle da
doenga, com menos sangramentos e
hospitalizacGes, reforgando a relevancia do acesso
ao medicamento.

Paciente/associa¢do
de pacientes

411/2018

A alfaelosulfase é a Unica alternativa terapéutica
especifica para MPS IVA e pode melhorar
significativamente a capacidade funcional e
qualidade de vida dos pacientes.

Profissional de
saude

411/2018

A auséncia de tratamento especifico condena os
pacientes a progressdo inexoravel da doenca, com
grave comprometimento fisico e social. O acesso ao
medicamento deve ser garantido.

Associacao de
pacientes




411/2018

O modelo de compartilhamento de risco é viavel e
foi adotado em outros paises para doencas raras,
possibilitando acesso com controle de custos.

Técnico ou gestor
publico
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411/2018

A decisdo anterior desconsidera o principio da
equidade no SUS, pois os pacientes com MPS IVA
nado dispdem de outra opgao terapéutica eficaz.

Defensor publico ou
entidade da
sociedade civil

412/2018

A galsulfase é a Unica alternativa terapéutica
especifica para pacientes com MPS VI, e tem
mostrado beneficios funcionais importantes em
pacientes tratados precocemente.

Profissional de
saude

412/2018

Apesar de rara, a MPS VI é altamente incapacitante.
O acesso ao tratamento é fundamental para
promover qualidade de vida e reduzir
hospitalizagdes.

Associacdo de
pacientes ou
familiares

412/2018

A proposta de realizar reavaliagOes periddicas para
continuidade do tratamento garante o uso racional
da tecnologia, evitando desperdicio e otimizando os
resultados clinicos.

Gestor ou avaliador
técnico

412/2018

Negar a incorporagdo de uma tecnologia com
beneficio comprovado para uma populagdo tdo
restrita contraria o principio da equidade e do
cuidado integral no SUS.

Defensor publico ou
entidade de
controle social

413/2018

O eculizumabe reduz a hemdlise intravascular,
melhora a sobrevida e diminui eventos trombdticos,
sendo considerado tratamento transformador na
HPN.

Profissional de
saude

413/2018

A incorporacdo permitird acesso a tratamento Unico
disponivel, fundamental para pacientes graves que
hoje ndo tém alternativa terapéutica eficaz.

Paciente/associa¢do
de pacientes

413/2018

Apesar do alto custo, é possivel estabelecer
protocolos de uso restrito e negociagdes de prego
gue tornem a incorporagao viavel ao SUS.

Técnico/gestor de
saude

418/2018

O acetato de glatiramer é amplamente utilizado em
outros paises e apresenta eficacia semelhante a
betainterferona, com perfil de seguranca favoravel.

Profissional de
saude

418/2018

A nova proposta de preco torna o medicamento
competitivo em relagdo as tecnologias ja disponiveis
no SUS, sendo uma alternativa custo-efetiva.

Representante da
industria ou
entidade técnica




418/2018

A maior oferta de opc¢des terapéuticas com eficécia
comprovada é fundamental para garantir a adesao
e o sucesso do tratamento da esclerose multipla.

Paciente ou familiar
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418/2018

A incorporacdo do acetato de glatiramer atende a
equidade e amplia o arsenal terapéutico no SUS,
com impacto or¢amentario controlado.

Gestor ou técnico
em saude publica

448/2019

A férmula isenta de metionina é essencial para o
tratamento da homocistinuria. Sem ela, é
impossivel manter o controle metabdlico adequado.

Profissional de
saude

448/2019

A FMIM é insubstituivel para criangas com
homocistinuria. E um insumo vital, e ndo uma
escolha terapéutica opcional.

Familiares de
pacientes

448/2019

A proposta de preco apresentada pela empresa
torna vidvel a incorporagdo, especialmente
considerando o niumero pequeno de pacientes e o
impacto orgamentario limitado.

Gestor ou avaliador
econdmico

448/2019

A participacdo social nesta consulta foi macica e
demonstrou claramente o apoio a incorporacdo da
FMIM, com argumentos técnicos e humanos muito
sélidos.

Associac¢do de
pacientes ou
entidade da
sociedade civil

490/2019

A vacinagdo é medida preventiva essencial para
reduzir risco de doenga meningocdcica em
pacientes imunocomprometidos pelo uso do
eculizumabe.

Profissional de
saude

490/2019

Pacientes e familiares destacam a inseguranca
diante do risco aumentado de meningite e
defendem que a vacinacgdo pelo SUS é fundamental
para reduzir desigualdades de acesso.

Paciente/associa¢do
de pacientes

490/2019

O fabricante reforca a importancia da vacinagao
contra sorogrupo B, argumentando que sua
exclusdao comprometeria a protecdo integral dessa
populacao.

IndUstria
farmacéutica

609/2021

O alentuzumabe é uma op¢do de segunda linha
importante para pacientes com EMRR que nao
respondem adequadamente a outras terapias
disponiveis no SUS.

Profissional de
saude

609/2021

A nova proposta de prego apresentada pela
empresa é compativel com os imunomoduladores ja
incorporados, o que torna sua inclusado viavel
economicamente.

Representante da
empresa ou area
técnica




609/2021

Aincorporacgao do alentuzumabe oferece ao
paciente uma opc¢ao terapéutica de acao
prolongada, o que pode melhorar a adesao e
reduzir custos indiretos.

Sociedade médica
ou técnica
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609/2021

A inclusdo de novas terapias amplia o acesso e
garante maior personalizacdo no tratamento da
esclerose multipla.

Associacao de
pacientes

642/2021

O selexipague é a Unica alternativa oral para o
tratamento especifico da via da prostaciclina, com
impacto positivo na adesdo e qualidade de vida.

Profissional de
saude

642/2021

Estudos mostram que o selexipague reduz
significativamente o risco de progressao clinica da
HAP, especialmente quando associado a outras
classes de medicamentos.

Sociedade médica
ou especialista

642/2021

A nova proposta de preco enviada esta mais
alinhada aos demais medicamentos disponiveis
para HAP no SUS, tornando sua incorporacdo viavel.

Gestor ou entidade
técnica

642/2021

A incorporacdo do selexipague representa avanco
importante no tratamento da HAP, que ainda tem
poucas opc¢les terapéuticas no SUS.

Associac¢do de
pacientes ou
familiares

706/2022

A alfacerliponase é a Unica opg¢do de tratamento
modificador da doenca para pacientes com CLN2.
Sem ela, o progndstico é devastador e a progressao,
irreversivel.

Profissional de
saude

706/2022 | A experiéncia internacional comprova que, mesmo | Técnico ou
com limitac¢Oes, a alfacerliponase pode retardar a especialista
progressdo da doenca e melhorar a qualidade de
vida.

706/2022 | Familias vivem em desespero pela auséncia de Familiar ou
alternativas. A negativa do SUS representa a paciente

negacdo da Unica esperanca para seus filhos.

706/2022

O modelo de compartilhamento de risco proposto é
fundamental para viabilizar o acesso com
sustentabilidade para o sistema de saude.

Representante da
indUstria ou gestor
publico

844/2023

Esse é o Unico tratamento que modifica a histdria
natural da fibrose cistica em pacientes com a
mutacdo F508del. Negar o acesso compromete o
progndstico de toda uma geragao.

Profissional de
saude ou
associacdo médica




844/2023

O Brasil estd atrasado em relacdo a paises da
América Latina que ja disponibilizam esse
medicamento. A ndo incorporacao reforca a
desigualdade.

Representante de
paciente
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844/2023

A nova proposta de preco, mais alinhada a
realidade orcamentdria, associada ao beneficio
clinico robusto, torna a incorporagao justificavel.

Area técnica/
econdmica

844/2023

A mobilizacdo social sem precedentes, com
milhares de manifestacdes, mostra a urgéncia da
incorporagdo. E uma demanda da sociedade com
base em evidéncia.

Sociedade civil
organizada

855/2023

A cladribina representa uma alternativa eficaz com
conveniéncia posoldgica (uso oral em pulsos),
favorecendo a adesdo e qualidade de vida.

Profissional de
saude

855/2023

A nova proposta de preco torna a cladribina
competitiva em relacdo a terapias ja incorporadas,
especialmente no cendrio de alta atividade da EM.

Técnico/ econdmico

855/2023

O tratamento em pulsos orais é especialmente
relevante para pacientes com dificuldades de
acesso ou comorbidades que limitam o uso de
imunomoduladores injetaveis.

Associac¢do de
pacientes ou
familiar

855/2023

Ainclusdo amplia o leque de opgdes terapéuticas
para EM altamente ativa, permitindo
personalizagdo e racionaliza¢do do tratamento no
SUS.

Sociedade médica

860/2023 | O inibidor de C1 esterase é o tratamento mais Profissional de
efetivo e seguro para crises de AEH, com inicio salde
rapido de acdo e seguranga comprovada.

860/2023 | Em outros paises, o acesso a esse medicamento é Familiar ou
garantido ha anos. A falta dele no Brasil paciente

compromete a vida dos pacientes em situacdes de
emergéncia.

860/2023

A proposta de preco revista foi adequada e torna o
produto compativel com o orcamento do SUS,
principalmente ao ser destinado a uso hospitalar
em crises.

Técnico ou gestor
de saude

860/2023

O medicamento tem aprovagao internacional e é
essencial para salvar vidas durante as crises agudas,
sendo um insumo imprescindivel nos protocolos.

Sociedade médica
0u associagao
técnica




861/2023

O icatibanto permite o controle rapido das crises,
com aplicacdo subcutanea pelo préprio paciente, o
qgue reduz internacdes e mortes.

Profissional de
saude
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861/2023

Pacientes relatam melhora significativa da
autonomia e reducdo do sofrimento com o uso do
icatibanto durante crises.

Paciente ou familiar

861/2023

A proposta de pre¢co compativel, aliada ao beneficio
de uso domiciliar, torna o medicamento vantajoso
para o sistema de saude.

Técnico ou gestor
publico

861/2023

Trata-se de uma tecnologia consolidada, usada ha
anos em diversos paises, com eficacia e seguranca
comprovadas.

Entidade cientifica
ou sociedade
médica

864/2024

O ustequinumabe oferece uma nova alternativa
terapéutica para pacientes refratarios ou
intolerantes as op¢Ges atualmente disponiveis no
SUS.

Profissional de
saude

864/2024

O perfil de seguranca e a posologia do
medicamento sdo favoraveis e promovem maior
adesdo e qualidade de vida ao paciente.

Paciente ou familiar

864/2024

A nova proposta de prego reduz substancialmente o
impacto orcamentario, tornando a incorporacgado
compativel com os recursos do SUS.

Técnico/ econdmico

864/2024

A diversidade terapéutica é fundamental no manejo
da retocolite ulcerativa, e o ustequinumabe tem
evidéncias robustas de eficacia clinica.

Sociedade médica
ou cientifica

875/2024

O ravulizumabe apresenta eficacia equivalente ao
eculizumabe, com vantagem significativa na
posologia, permitindo aplicacdes menos frequentes
e melhor adesao.

Profissional de
saude ou sociedade
médica

875/2024

O menor numero de aplicacGes anuais representa
alivio para os pacientes e reduc¢do dos custos
indiretos, além de menor ocupacdo de servicos de
infusao.

Técnico/ econdmico

875/2024

A nova proposta de prego equaliza o custo por
paciente ao do tratamento atual, tornando a
incorporagao financeiramente sustentavel.

Gestor de saude




875/2024

Trata-se de uma evolugao tecnoldgica que melhora
a qualidade de vida sem comprometer o sistema de
saude; é essencial garantir acesso.

Paciente ou
entidade da
sociedade civil
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888/2024

A calprotectina fecal é um exame nao invasivo,
barato e altamente sensivel para detectar
inflamacao intestinal, evitando colonoscopias
desnecessarias.

Profissional de
saude

888/2024

O exame permite monitoramento mais frequente e
confortavel para os pacientes, melhorando a adesao
ao tratamento e a qualidade de vida.

Associacdo de
pacientes ou
familiar

888/2024

O custo do exame é baixo e sua utilizagdo
racionaliza o uso de exames de imagem e
procedimentos invasivos, com impacto positivo
para o SUS.

Técnico/econbmico

888/2024

Ha evidéncia consolidada na literatura cientifica
internacional sobre a acurdcia diagndstica e valor
preditivo da calprotectina fecal em doenca
inflamatéria intestinal.

Sociedade médica
ou cientifica

904/2024 | A pasireotida é eficaz em pacientes resistentes as Profissional de
demais medicag¢des da classe, sendo uma saude
necessidade clinica ndo atendida.

904/2024 | A introducdo do medicamento no SUS permitira Paciente ou
maior controle da doenca em pacientes refratarios | associacdo de
e melhora significativa da qualidade de vida. pacientes

904/2024

A nova proposta de preco apresentada torna a
tecnologia competitiva com as opgdes existentes e
vidvel para o sistema publico.

Técnico ou gestor
de saude

904/2024

A opcdo terapéutica é essencial para ampliar o
acesso e a individualiza¢do do tratamento da
acromegalia no SUS.

Sociedade médica
ou cientifica

Fonte: elaborado pela autora (2025)

A andlise das contribui¢des que levaram a mudanca de parecer na CONITEC

mostra que ndo se trata apenas da abertura de um canal participativo, mas da diversidade

de atores sociais e de tipos de insumo mobilizados. Predominam argumentos de natureza

econdmica, como propostas de preco e revisdes de impacto orgamentario, seguidos pela
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apresentacao de novas evidéncias clinicas e pela solicitacdo de alteragdes em protocolos
clinicos (PCDT). Essa heterogeneidade de fontes, composta por profissionais de satde,
sociedades médicas e pacientes/familiares, evidencia que diferentes perfis de participagao
conseguem introduzir elementos relevantes ao debate. Experiéncias internacionais
apontam para tendéncia semelhante: no NICE, a presenca de pacientes especialistas e
representantes clinicos contribui para ampliar o enquadramento da avaliacdo ao incluir
argumentos de carater econdmico, clinico e contextual (NICE, 2022; Hale, 2023). No
CADTH, pesquisas mostram que contribui¢gdes de pacientes podem, quando articulados
a dados de efetividade ou a negociacdes econdmicas, favorecer recomendagdes
condicionais (Berglas, 2016; Jenei e Meyers, 2023). Ja no PBAC, os consumer comments
e programas especificos canalizam contribui¢des de pacientes, cuidadores e sociedades
clinicas para ajustes nas condi¢cdes de cobertura e na definicdo de subgrupos elegiveis
(Department of Health and Aged Care, 2024).

Assim, os achados desta amostra ndo apenas demonstram que a participagao social
pode alterar o resultado de uma avaliagdo na CONITEC, mas também a alinham a um
padrao internacional onde a interacdo entre atores diversos e multiplos tipos de
contribuicdo € um vetor concreto de mudanca decisoria em tecnologias para doencgas
raras.

Para além da descricdo dos contetidos apresentados nas consultas publicas,
observa-se que a forma como esses elementos sao mobilizados pela CONITEC nao ocorre
de modo linear. Ainda que pacientes, familiares e organizagdes tragam informagdes
fundamentais sobre carga da doenca, cotidiano terapéutico, impacto emocional e social,
tais aspectos ganham relevancia decisoria apenas quando dialogam com evidéncias
clinicas emergentes, condigdes economicas favoraveis ou maior clareza metodoldgica
sobre eficacia e custo-efetividade. Assim, as contribuicdes sociais funcionam como um
componente interpretativo do processo deliberativo, ampliando a compreensdao do
contexto da doenga, mas nao redefinindo por si proprias a direcdo da decisdo.

Os achados revelam, portanto, que as vulnerabilidades dos pacientes exercem
influéncia real, porém ndo determinante, no processo decisorio da CONITEC. Quando ha
alta incerteza clinica, impacto orcamentario expressivo ou fragilidade metodolédgica nos
estudos, os argumentos relativos a gravidade da condicdo, auséncia de alternativas

terapéuticas ou sofrimento acumulado ndo se mostram suficientes para alterar a
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recomendacao. Por outro lado, nos casos em que ocorreu mudanca de parecer, identificou-
se que as vulnerabilidades ganham maior for¢a persuasiva quando reforcam evidéncias
clinicas adicionais ou quando sao acompanhadas de ajustes econdmicos capazes de
reduzir a incerteza e tornar a tecnologia viavel ao sistema de saude. Assim, o papel das
vulnerabilidades ¢ condicional e relacional: elas qualificam o debate, aumentam a
sensibilidade ética e moral das decisoes e revelam dimensdes nao capturadas pela analise
técnico-econdmica, mas seu peso final depende da articulagdo com os demais critérios
instituidos de ATS.

Do ponto de vista da abordagem Ciéncia, Tecnologia e Sociedade (CTS), a
participagdo social ndo deve ser compreendida apenas como etapa procedimental, mas
como elemento constitutivo do proprio processo de producao das decisdes em saiude
(BAZZO; LINSINGEN; PEREIRA, 2003; BIJKER, 2010). Nesse sentido, as
contribui¢cdes oriundas das consultas publicas ndo apenas agregam informagdes, mas
também tensionam, qualificam e reorientam a interpretacdo dos dados técnicos,
evidenciando o carater sociotécnico das decisdes da CONITEC (BIJKER et al., 1987).

Entretanto, a andlise realizada indica que, embora a participacdo seja formalmente
institucionalizada, ainda ha limitacdes na forma como suas contribuigdes sao
incorporadas e devolvidas a sociedade. A auséncia de mecanismos mais explicitos de
feedback sobre como as contribui¢des influenciaram ou ndo as decisdes finais, podem
fragilizar a percepcdo de efetividade do processo participativo (FACEY et al., 2010;
OLIVEIRA; ELER, 2022).

Sob a perspectiva CTS, a devolutiva as contribuigdes nao se restringe a
transparéncia, mas constitui elemento fundamental para o fortalecimento da legitimidade
e da coprodu¢do do conhecimento (JASANOFF, 2019). Ao explicitar como as
contribuicdes sociais sao consideradas, o processo decisorio ndo apenas se torna mais
transparente, mas também refor¢a o engajamento social e a confianga nas instituigoes
(DRUMMOND et al., 2013). A participagdo social ndo deve ser compreendida como
elemento meramente consultivo, mas como potencial vetor de transformagao no processo

deliberativo (CASTRO; ELIAS, 2018).
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6. CONSIDERACOES FINAIS

As analises desenvolvidas ao longo deste trabalho permitem afirmar que a
incorporagdo de tecnologias em saude para doengas raras no Brasil se d4 em um campo
de tensdes entre evidéncias cientificas, restrigdes or¢amentarias ¢ demandas sociais. A
partir do estudo de 83 relatérios técnicos da CONITEC, foi possivel demonstrar que a
participacao social, embora reconhecida e normatizada, apresenta limitagdes quanto a sua
efetividade no resultado das deliberagdes. As contribui¢des de pacientes, familiares e
associagdes, quando estruturadas, mostraram-se capazes de reconfigurar a compreensao
do problema e, em alguns casos, alterar a decisdo preliminar. Entretanto, os critérios
econdmicos, sobretudo o impacto or¢amentdrio, permaneceram como fatores
predominantes nas recomendagdes de ndo incorporagao.

A andlise das vulnerabilidades trouxe a luz dimensdes frequentemente
invisibilizadas no processo técnico, incluindo a dependéncia de cuidadores, as sequelas
psicossociais, as barreiras de acesso e as consequéncias sociais das doengas raras. Esses
elementos, quando considerados, contribuiram para um entendimento mais amplo sobre
a magnitude do problema e reforcaram a necessidade de que decisdes em satide ndo se
restrinjam a parametros estritamente utilitaristas ou economicistas. A bioética
mostrou-se um referencial valioso para sustentar a prioridade de grupos em situacdo de
maior vulnerabilidade, reafirmando a equidade como principio estruturante do Sistema
Unico de Saude.

Do ponto de vista tedrico, a tese contribui para os Estudos de Ciéncia, Tecnologia
e Sociedade ao evidenciar a construcdo social das decisdes da CONITEC, nas quais
interagem atores institucionais, pacientes, industria farmacéutica e movimentos sociais,
em uma arena marcada por assimetrias de poder e conhecimento. Do ponto de vista
pratico, refor¢a a importancia de aprimorar os mecanismos de participacdo social,
garantindo capacitagcdo adequada, retorno transparente das contribuigdes e metodologias
que integrem de modo consistente a experiéncia dos pacientes as andlises técnicas.

Entre as limitagdes do estudo, destaca-se o recorte temporal de 2015 a 2024 e a
énfase em documentos técnicos, que nao permitem capturar plenamente os bastidores
politicos e institucionais do processo decisorio. Futuras pesquisas poderiam aprofundar a

comparagdo internacional, explorar metodologias participativas inovadoras e investigar
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como a equidade pode ser operacionalizada de forma mais explicita nos relatorios de
ATS.

A andlise global dos 83 processos examinados permite responder a pergunta
central desta pesquisa: em que medida as vulnerabilidades dos pacientes com doengas
raras influenciam a mudanc¢a da decisdo preliminar para a decisdo final da CONITEC?
Os resultados mostram que tais vulnerabilidades exercem influéncia concreta, mas
limitada, no processo decisério. Elas ampliam a compreensao sobre a gravidade da
doenga, revelam dimensoes cotidianas invisiveis as avaliagdes estritamente técnicas e
conferem legitimidade social as recomendagdes. No entanto, ndo operam como critério
autonomo de decis@o. Sua capacidade de alterar pareceres depende da convergéncia com
outros elementos decisorios, notadamente a apresentagao de novas evidéncias clinicas, a
reducdo de incertezas metodologicas e a existéncia de propostas econdmicas ou
renegociagdes de preco que tornem a tecnologia viavel ao sistema publico. Assim, as
vulnerabilidades atuam como componentes interpretativos e €ticos que enriquecem o
processo deliberativo, mas sua forca normativa permanece condicionada as ldgicas
estruturantes da ATS. Esses achados indicam a necessidade de fortalecer mecanismos
institucionais que permitam incorporar de forma mais sistematica principios de equidade,
justica social e protecao — especialmente em contextos de doengas raras — de modo que
as vulnerabilidades deixem de ser apenas reconhecidas e passem a ser efetivamente
consideradas no julgamento final das tecnologias em satde.

Conclui-se que o fortalecimento de uma ATS orientada pela equidade, pela
protecao das populagdes vulneraveis e pela integracdo efetiva da participagdo social
constitui um caminho essencial para que as decisdes da CONITEC avancem na diregdo
de maior legitimidade, justica e sustentabilidade no &mbito das doencas raras.

A partir dos achados desta pesquisa, ¢ possivel apontar algumas recomendagdes
voltadas ao aprimoramento do processo de participagdo social na CONITEC. Em
primeiro lugar, destaca-se a importancia de fortalecer mecanismos de devolutiva as
contribui¢des recebidas nas consultas publicas, de modo a explicitar de forma mais clara
como essas contribuigdes foram consideradas no processo decisorio. Tal medida pode

ampliar a transparéncia e reforgar a legitimidade do processo participativo.
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Em segundo lugar, sugere-se o desenvolvimento de estratégias que qualifiquem a
participacao social, incluindo a ampliacao de instrumentos de apoio aos participantes, de
modo a favorecer contribui¢cdes mais estruturadas e alinhadas aos critérios técnicos da
avaliagao.

Além disso, recomenda-se o avango na institucionalizagdo de critérios que
incorporem dimensdes sociais e €ticas, especialmente no que se refere a equidade e as
vulnerabilidades, de forma mais sistematica no processo decisorio.

Por fim, destaca-se a necessidade de fortalecimento continuo dos mecanismos
participativos, reconhecendo que a participagdo social, quando efetiva, ndo apenas
contribui para a legitimidade das decisdes, mas pode atuar como elemento transformador
na construcao de politicas publicas mais sensiveis as necessidades de grupos em situacao

de vulnerabilidade.
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