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Doencas raras: avanc¢os tecnologicos permitem diagndstico e novas terapias, mas travam
em custo

Tratamentos podem aumentar a qualidade e a expectativa de vida dos pacientes,
mas tém preco elevado

Por Stefhanie Piovezan

N&o ha duvidas de que os ultimos anos foram de esperanca para pacientes com
doencas raras, avalia Jodo Bosco de Oliveira Filho, CEO da NeoGenomica
Analises Genbmicas.

Para o médico, participante do evento “Didlogo raro: uma voz que importa”,
promovido nesta quinta-feira, 26, pelo Estaddo Blue Studio, vivemos um momento
de transformacdo cientifica e tecnolégica, com inovacbes gerando beneficios
palpaveis.

Ele cita, por exemplo, os avan¢os na area da genética. “Quase 80% das doencas
raras tém uma causa genética, um defeito de berco em um gene. E o0 que
aconteceu recentemente foi o surgimento, a diminuicdo do custo e o aumento da
velocidade das ferramentas de sequenciamento do DNA.”

Essas ferramentas podem ajudar a acelerar o diagndstico. “As vezes, o paciente
passa anos a fio sem conseguir nem sequer entender o que é o seu problema”,
lembra. Os avangos permitem “dar nome” ao que antes era um conjunto de
sintomas e virar a pagina, focando no tratamento.

O tratamento foi outra area em que houve avancos. Se antes as opg¢des eram
corticoides e alguns farmacos pouco especificos, nos ultimos anos, novas terapias
melhoraram a qualidade e a expectativa de vida dos pacientes.

Rodrigo Atanasio, diretor da unidade de vias aéreas do Instituto do Coracéao (InCor)
do Hospital das Clinicas da Faculdade de Medicina da Universidade de S&o Paulo
(USP), da o exemplo da fibrose cistica. “Eu ndo imaginava que fosse viver para ver
uma transformacéao acontecer”, conta.



Ele lembra que, h& 15 anos, estavam criando no laboratério do InCor um protocolo
para lidar com os primeiros pacientes adultos porque, até entdo, todos aqueles
com fibrose cistica faleciam ainda jovens. “Hoje, temos um tratamento que faz a
proteina defeituosa voltar a funcionar normalmente. A partir do momento em que o
paciente comeca a tomar os comprimidos, é como se a doenca ndo mais existisse.
Isso é uma revolucédo.”

No ano passado, o FDA, agéncia norte-americana similar a Anvisa, aprovou 46
novos medicamentos. Mais da metade, diz Oliveira Filho, para doengas raras. “No
Brasil, eu consegui contar pelo menos 45 novas drogas nos pipelines das
empresas baseadas em terapia genética, ou seja, ainda estamos no comeco. Se
considerarmos 9.700 desordens raras, estamos comecando a arranhar uma
pequena fracdo.”

Por que esses avan¢os ndo chegam para todos?

Por mais que haja avangos notaveis, existe o desconhecimento de profissionais de
saude sobre as doencas raras e a distribuicdo de centros de referéncia no Pais é
desigual, o que dificulta 0 acesso a especialistas e adia o diagndstico.

s

Além disso, é necessario um grande cuidado ao considerar tratamentos
experimentais, por exemplo.

“Na formatura médica existe um juramento. O primeiro juramento de Hipdcrates
qgue todo médico faz é ‘ndo fazer o mal’. O segundo é ‘fazer o bem’. Pode parecer a
mesma coisa, mas sdo completamente distintos. N&do existe nada pior, como
médico, do que aquilo que vocé esta fazendo para o paciente causar mais mal do
gue bem. Entdo, sempre pecamos muito mais pelo excesso de seguranca do que
pensar em eficacia no primeiro momento”, diz Atanasio. Esse cuidado, ele conta,
as vezes é interpretado pelo paciente como um atraso.

Outro aspecto € o preco. Essas terapias tém custo elevado, o0 que pesa contra nas
avaliacbes da Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no Sistema
Unico de Saude (Conitec).

Para contornar isso, eles apontam a necessidade de estudos locais de
farmacoeconomia para estimar o impacto da adog¢do no contexto brasileiro, a
busca por novos modelos de producéo, parcerias e o didlogo entre farmacéuticas e
governo, com a possibilidade do compartihamento do risco na mesa de
negociacgao.
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“Ha uma coisa meio tabu de que a farma, o privado, ndo pode conversar com o
governo. Temos que ter limites para nao ter conflitos de interesse, mas, se eles
ndo sentarem na mesa para conversar, hd0 vamos conseguir avancar”, avalia
Atanasio. “Vai ficar cada um puxando do seu lado e ai ou vai haver uma negativa
do governo ou ele vai continuar pagando muito caro por uma coisa que deveria ser
muito mais barata na incorporacédo ao SUS.”

https://www.estadao.com.br/saude/doencas-raras-avancos-tecnologicos-permitem-
diagnostico-e-novas-terapias-mas-travam-em-custo/
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