DOENGCAS

Acompanhe a Lit e conheca melhor o SUS.
E direito seu, é direito de todos!
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Cerca de 13 milh8es de pessoas no Brasil tem diagndstico de alguma doenga rara. Existindo oito
mil doengas raras descritas na literatura médica.

Conforme estabelecido pela Organizacdo Mundial da Saude (OMS), as doencas que afetam até 65
pessoas a cada 100 mil individuos sdo consideradas raras. 80% das doengas raras tem origem
genética e 20% ambientais.

Para garantir tratamento dessas doencgas, o Sistema Unico de Saude (SUS) tem investido nos
Ultimos anos cada vez mais, a fim de ampliar a assisténcia para todos que precisam.

Por se tratar de doengas complexas, o atendimento e a assisténcia aos pacientes com doengas
raras ainda é considerado um desafio em todo o mundo. Por mais que nos Ultimos anos, novas
terapias tenham sido disponibilizadas no mercado pelas indUstrias farmacéuticas, infelizmente,
muitas dessas doencas ainda ndo possuem tratamento medicamentoso ou informagdes
cientificas suficientes. Sem contar que ha necessidade de profissionais capacitados para atender
os pacientes de maneira integral.

No SUS, a descrigdo das doengas e os critérios que definem quem pode ou ndo ser beneficiado
com as tecnologias de salde disponiveis, estdo publicados em Protocolos Clinicos de Diretrizes
Terapéuticas (PCDT), que sdo documentos que uniformizam o atendimento, a assisténcia, o
monitoramento, e o tratamento para as doengas raras.

Além dos tratamentos estabelecido nos PCDT, o SUS disponibiliza, mesmo que ainda insuficiente,
Servicos de Referéncia habilitados para atender e/ou colaborar com a assisténcia e tratamento
a0s pacientes com doengas raras.

J& a politica publica que garante atendimento a quem precisa, deve ser atualizada com foco na
assisténcia multidisciplinar. Levando-se em consideragdo o tratamento integral, que além do
medicamento, inclua dentre outros, os exames para diagndéstico e monitoramento, transplantes,
vacinas, cirurgias, fisioterapia e suporte nutricional.

Este e-book foi elaborado a partir de cinco perguntas, na intencdo de descrever ao leitor o
processo de acesso, a assisténcia ao paciente, e a relagdo de medicamentos incorporados no
SUS para tratamento das doengas raras.

Atender as pessoas com doengas raras ainda é um desafio que precisa ser superado no Brasil.
Precisamos falar sobre o SUS para fazer dar certo!

Acompanhe a Lit e conheca melhor o SUS. E direito seu, é direito de todos!

Boa leitural

Elaborado por Santusa Santana, Diretora de Solu¢do Educacional da Lit Health.

Revisado por Caroline Ribeiro, Analista Técnica da Lit Health.
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Qual o papel da Atencdo Primaria a Saade e

dos Servicos de Referéncia no atendimento
das pessoas com Doencas Raras?

O mais importante aqui, é que todos saibam que independente dos sintomas apresentados por
criangas, adolescentes, adultos e idosos, o atendimento inicial de qualquer doenga, mesmo as
doengas raras, deve ser feito prioritariamente na Aten¢do Primaria a Salude (APS), na Unidade
Basica de Salde (Posto de Salde) pela equipe de Saude da Familia. J& que é esta, a principal
porta de entrada para o SUS. Quando houver necessidade, o paciente serd encaminhado para
atendimento com médicos especialistas e outros profissionais da salde, nos Servicos de
Referéncia habilitados ou ndo pelo SUS.

O SUS conta hoje, com 21 estabelecimentos habilitados para atendimento de pessoas com
Doengas Raras, distribuidos em doze Estados e o Distrito Federal conforme indicado no mapa a
seguir.

Hospital Universitario
Walter Cantidio

Hospital Infantil
Albert Sabin

Asociagdo de Assistencia
4 Crianga Deficiente

Hospital de Apoio de Bra:
Hospital Materno Infantil Associagio de Pais e Amigos
Excepcionais - APAE
Associagéio de Pais e Amig D _,/—\-xh Hospital Universitério
Excepcionais - APAE de Andp Professor Edgard Santos -

HUPES
s

Hospital Santa Casa
de Vitdria
Universidade Federal de

Juiz de Fora
IFF Fiocruz

Ambulatdrio de Especialidade da
Faculdade de Medicina do ABC - FMABC

Hospital das Clinicas da Universidade
Estadual de Campinas - UNICAMP
HC de Ribeirdo Preto

Hospital Universitario da Universidade
Federal de Santa Maria
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No Brasil, existem pouco mais de 200 geneticistas, o equivalente a 1 por 1,25 milhdo de
brasileiros. A OMS recomenda que haja 01 geneticista para cada 100 mil habitantes. Sendo assim,
baseada nesta estimativa, precisarfamos de mais 1.800 geneticistas para atender a todos que
precisam.

Por esta razdo, a APS, precisa ser vista também como protagonista no atendimento aos pacientes
com Doengas Raras. Mas para isto, além de um programa continuado de capacitagdo (presencial
ou online), precisamos estabelecer o papel de cada profissional da equipe multidisciplinar no
monitoramento da pessoa com doenca rara.

Além da Equipe de Saude da Familia, composta por médico, enfermeiro, técnico de enfermagem
e do agente comunitdrio de salde. Temos a Equipe de Saude Bucal que dependendo da
modalidade cadastrada pode ser composta pelos profissionais, Cirurgido-Dentista, Auxiliar em
Salde Bucal ou Técnico em Salde Bucal e Técnico em Saude Bucal.

Os gestores municipais podem ampliar a assisténcia com o Nucleo de Apoio a Salde da Familia
(NASF), uma vez que esta equipe pode ser composta pelos seguintes profissionais: médico
acupunturista; assistente social; profissional/professor de educagdo fisica; farmacéutico;
fisioterapeuta; fonoaudiélogo; médico ginecologista/obstetra; médico homeopata; nutricionista;
médico pediatra; psicélogo; médico psiquiatra; terapeuta ocupacional; médico geriatra; médico
internista (clinica médica), médico do trabalho, profissional com formagdo em arte e educagdo
(arte educador) e o profissional sanitarista.

Para garantirmos integralidade na assisténcia ao paciente no SUS, precisamos avaliar e definir
fungBes que envolvam todos os profissionais. Tanto os que atuam na Atengdo Basica, como nos
Servigos de Referéncia habilitados ou ndo, e ainda contar com a Atengdo Hospitalar nos casos em
que os pacientes precisem de atendimento de urgéncia, independente da causa.
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O que sdo e para que servem

os PCDT de Doencas Raras?

Os Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéutica (PCDT), existem para serem norteadores e ndo
obstaculos de acesso aos tratamentos no SUS.

Os PCDT tem por objetivo auxiliar os profissionais e gestores na tomada de decisdo em relagdo a
escolha do tratamento para os pacientes ap6s o diagnéstico da doenca.

Dentre as informagdes presentes no PCDT, podemos encontrar, o tratamento indicado, os
medicamentos e procedimentos disponiveis no SUS. Além disso, os protocolos servem como
referéncia em relacdo aos critérios que determinam, eficdcia, seguranca, custo-efetividade,
posologia, acompanhamento, e verificagdo dos resultados terapéuticos, tendo como intuito,
otimizar a eficiéncia do SUS e a qualidade do cuidado ao paciente.

Apesar de ndo haver uma determinagdo em relagdo a solicitagdo e previsdo de incorporagdo e/ou
atualizacdo de PCDT, vocé precisa saber que TODOS OS CIDADAOS podem solicitar a avaliacdo de
um medicamento, procedimento (exames, cirurgia, transplante, vacina, férmula alimentar etc.) ao
SUS.

O Ministério da Saude, assessorado pela Comissdo Nacional de Incorporacdo de Tecnologias no
SUS - CONITEC, tem como atribuicbes, a incorporagdo, exclusdo ou alteragdo de novos
medicamentos, produtos e procedimentos, bem como a constitui¢do ou alteragdo dos PCDT.

Todo PCDT, antes de ser publicado, fica disponivel em Consulta Publica no site da CONITEC, para
que todos possam contribuir para a elabora¢do do documento. Estas contribui¢des de médicos,
profissionais da salde e dos cidaddos/pacientes, s&o avaliadas pela equipe da CONITEC e apds a
publicagdo no Diario Oficial da Unido, os termos do PCDT passam a definir os critérios de quem
pode ou ndo receber o tratamento.

Todos somos responsdveis pelos PCDT disponiveis no SUS. Quando questionamos o que tem ou
ndo no SUS, precisamos avaliar se nossa demanda ja foi ou ndo incorporada e o porqué da atual
situagdo.

E lembre-sel O momento para questionar, sugerir, inserir, retirar um medicamento ou
procedimento de um PCDT é durante a Consulta Publica. Porque depois de publicada as regras,
temos que nos adequar, até que uma nova atualizacdo seja realizada.

Listamos a seguir, os PCDT de Doengas Raras, publicados e disponiveis no SUS para que vocé
conhega e divulgue.
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DOENCAS RARAS COM PCDT NO SUS

Hemoglubiniria paroxistica

Acromagalia
naturna

Anemia Aplastica, Misladisplasia & Naulropanias
3- Constitucionais - Uso de Fatores estimulantes
de Crescimento de Colénios de Neutréfilos

Hepatite Autoimune

Anemio Hemalitica Auteimune

Angicedema Heraditario

Aplasia Pura Adquiride Crénica da
Sarie Vermelha

Arfrita Reativa - Doanca da Raiter

Artrite Reumatoide

Aftrofie Muscular Espinhal 5q tipos
182 (AME)

Colite Biliar Primaéria

Deficiéncia de Horménio do
Crasciments - Hipapiluitarisme

Deficiéncia da Bictinidase

Dermatemicsite & Polimiosite

Diabete Insipido

Distonias Foeais & Espasme
Hemifacial

Doenga de Crohn

Deenga de Gaucher

Doenga de Paget - Osteite
Defarmante

Doenga de Wilson

Doenga Falciforme (rara sm
parta de Brasil)

Escleress Lateral
Amiotréfica

Esclerose Molfipla

Esclerose Sistémica

Epidarmaliza Bolhosa
Hereditaria & Adquirida

Espendilite Ancilosante
Fibrose Cistica com
manifestagdes pancradlicas

Fibrose Cistica com
manifestagdes pulmonares

Hiperplasia Adrenal
Congénita

B
~

Hidradenite Supurativa

Hipoparatiresidismeo

Hipetiresidismo Congénito

Hipertensdo Arterial
Pulmenar

Hemoeistindria Classica

Imunodeficiéncias Primdrias
com Deficiéncia de Anticorpos

Insuficiéncia Adrenal Primaria
[Deenga de Addisen)

Insuficidncia Pancredfica Exdering
Lipus Eritematese Sistémics

Lipofuscinose Ceroide Meuranal
fipo 2 [CLM 2)

Miastenio Gravis

Mucopolissacaridese do tipo |

Mucopolissacaridose do tipe |1

Mucopolissacaridose Tipo VI

Mucopolissocaridose do Tipa ¥l

Osteogénese Imparfeila

Parpura Trombocitopénica
Idiopdtica

Pelinavropatia Amilsidética
Familiar

Porfirias

Puberdade Precoce Central

Sindrome de Guillain-Barra

Sindroma de Turner

Sindrome Mefrética Primaria
sm Criangas & Adolescontes

Uveites Posteriores ndo
infacciosas




Dos 53 PCDT para Doengas Raras disponiveis no SUS, 17
atualizagdo/elaboragdo em 2022, sdo eles:

1. Atrofia Muscular Espinhal Tipo I e II;

2. Anemia Hemolitica Autoimune;

3. Dermatomiosite e Polimiosite;

4. Distonias e Espasmo Hemifacial;

5. Doenga de Crohn;

6. Doenga de Wilson;

7. Doenga de Gaucher;

8. Doenga Falciforme (Anemia Falciforme);
9. Esclerose Sistémica;

10. Espondilite Ancilosante;

11. Fibrose Cistica;

12. Hipertensdo Arterial Pulmonar;

13. Lipofuscinose Ceroide Neuronal tipo 2 (CLN 2);
14. LUpus Eritematoso Sistémico;

15. Osteogénese Imperfeita;

16. Porfirias;

17. Puberdade Precoce Central.
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Como garantir integralidade de tratamento

para as pessoas com Doencas Raras no SUS?

O tratamento para pessoas com Doencas Raras requer muito mais que medicamento, o foco
deve ser o atendimento da equipe multidisciplinar e a integralidade de assisténcia. Quando vocé
for estudar um PCDT avalie quais sdo os servios e categorias profissionais envolvidas na
assisténcia, como por exemplo, no quadro abaixo:

INTEGRALIDADE DA ASSISTENCIA INTEGRALIDADE DA ASSISTENCIA

Cuidados Ortopédicos Assisténcia Social

Cuidados Respiratérios Administrativos

Exames de Imagem Clinico Geral e demais especialidades

Imunizagio Enfermagem

Superte Mutricional Farmacia

Testes Genéticos Fisioterapia

Transfuséo Sanguinea Fonoaudiologia

Transplante Geneticista

Tratamente Auditive Gestores
Tratamento Cirdrgico Nutrigao

Tratamente Fora do Demicilie Odontologia

Tr to Medi Psicolegia

Tratamento Oftalmolégico Terapeuta Ocupacional

Depois de conhecer todos os envolvidos e as necessidades contidas em um PCDT, saiba se a
responsabilidade de disponibilizar o tratamento, pertence ao Ministério da Saude (MS), Secretaria
de Estado da Saude (SES) ou da Secretaria Municipal de Saudde (SMS).




Conhecer os critérios, facilita 0 acesso as alternativas terapéuticas disponiveis nos PCDT. Estes
dados sdo importantes, tanto para os médicos, quanto para os pacientes/responsaveis, uma vez
que ambos precisam preencher formuldrios e anexar documentos obrigatérios para que a
solicitacdo seja avaliada e posteriormente autorizada ao paciente.

Dentre os documentos exigidos para avaliagdo estdo:

* Receita;

e Relatério médico;

e Laudo de solicitagdo, avaliagdo, e autorizacdo de medicamento (LME)
e Descri¢do do CID 10 da doengg;

¢ Resultados e/ou laudos de exames;

¢ Formuldrios de acompanhamento e monitoramento do tratamento.

Além destes documentos, cada Estado pode customizar formularios conforme sua necessidade e
fluxo de atendimento.

As Secretarias Estaduais de Saude (SES) de cada estado, sdo fundamentais para garantir o acesso
e a continuidade do tratamento dos pacientes, tendo em vista que sdo estas instituicdes as
responsdveis pela avaliacdo e renovacdo das solicitagdes dos medicamentos dos pacientes, bem
como pela como distribui¢do e dispensagdo dos mesmos.
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Quais sao os medicamentos disponiveis

nos PCDT de Doencgas Raras no SUS?

Os tratamentos disponiveis no SUS para as doencas raras estdo inseridos dentro de cada PCDT, e
variam de acordo com a doenca.

Para avaliar a terapia medicamentosa de cada paciente, é necessario conhecer quais sdo 0s
medicamentos que podem ser disponibilizados para cada doenga rara, bem como sua dosagem,
a quantidade minima e maxima, a idade do paciente, se existe ou ndo necessidade de uso prévio
de outra terapia, e o tempo de tratamento com cada medicagdo.

O fluxo, da solicitagdo até a dispensacdo do medicamento dos PCDT aos pacientes, estd definido
nas regras do Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica (CEAF).

O CEAF oferece medicamentos que geralmente possuem custos mais elevados de aquisicdo, seja
pelo seu valor unitdrio ou valor ao tratamento (a longo prazo). Tratam-se de medicamentos
destinados as doengas especificas, cronicas e/ou raras, e de maior grau de complexidade, cujas
linhas de cuidado, critérios de acesso e uso, estdo definidas em PCDT.

Grupos de Medicamentos do CEAF

Os medicamentos que constituem as linhas de cuidado para as doengas contempladas no CEAF,
estdo divididos em trés grupos com caracterfsticas, responsabilidades e formas de organizagdo
distintas.

O Grupo 1 é aquele cujo financiamento esta sob a responsabilidade exclusiva da Unido.

E constituido por medicamentos que representam elevado impacto financeiro, sdo indicados
para as doengas com tratamento mais complexo, para os casos de refratariedade ou intolerancia
a primeira e/ou a segunda linha de tratamento, e por aqueles que se incluem em acdes de

desenvolvimento produtivo no complexo industrial da satde.

Os medicamentos do Grupo 1 se dividem em:
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O Grupo 2 é constituido por medicamentos sob responsabilidade das Secretarias de Salde dos
Estados e do Distrito Federal pelo financiamento, aquisi¢do, programacgdo, armazenamento,
distribui¢do e dispensacdo.

O Grupo 3 é constituido por medicamentos sob responsabilidade das Secretarias de Satde do
Distrito Federal e dos Municipios para aquisicdo, programagdo, armazenamento, distribuicdo e
dispensagdo e que estd estabelecida em ato normativo especifico que regulamenta o
Componente Basico da Assistencia Farmacéutica.

Em resumo, o CEAF estabelece a garantia da integralidade do tratamento farmacoterapéutico a
quem precisa.

Na tabela abaixo, temos os medicamentos incorporados e disponiveis no SUS para o tratamento
dos pacientes com alguma das Doengas Raras contempladas em PCDT.

MEDICAMENTOS APROVADOS PARA TRATAMENTO
DAS DOENCAS RARAS NO SuUs

Abatacepte

Dipirona

Metilprednisolona

Acide félico

Doxiciclina

Maetilprednisona

Acido salicilico

Eculizumabe

Metotrexato

Acido ursndesoxicélico

Elosulfase alfa

Metronidazal

Acido zeledrinico

Eltrombopague

Micronutrientes

Acitretina

Enalapril

Miglustate

Adalimumabe

Estolato de eritromicina

Naproxens

Alendronato de sadio

Estragenos conjugados

Natalizumabe

Alfacalcidol

Etarnecepte

Nifediping

Alfadormase

v

il penicilina p

Alfataliglicerase

Filgrastim

Musinersena

Alfavelaglicerase

Fingolimode

Octrectida

Alopurinol

Fludrocortisona

Pancreatina

Ambrisentana

Fosfato de clindamicina

Paracetamol

Anledipine

Fosfato dissddico de d

Azatioprina

Fosfato sadico de prednisolona

Piridostigmina

Benzilpenicilina benzatina

Fumarato de dimetila

Piridoxina

Betainterfarona 1a

Gabapentina

Prednisolona

Betainterferona 1b

Galsulfase

Prednisona

Betametasona

Glatiramer

Rifampicina

Biatina

Gliconato de cilcio

Riluzol

Bosentana

Golimumabe

Risedronats

Cabergelina

Hidrocortisona

Rituximabe

Calcitonina

Hidroxicloroguina

Secuquinumabe

Calcitriol

Hidroxiureia

Sildenafila

Carbonato de cilcio + col

b

Somatropina

Carbonato de chleio

Ibuprofens

Sulladiazina de prata

Certolizumabe pegol

Idursulfase alfa

Sulfassalazina

Ciclofosfamida

lloprosta

Sulfato de morfina

Ciclosporina

Imiglucerase

Sulfato de zinco

Ciprofloxacing

Imunoglobulineg Humana

Sulfato ferroso

Cloreto de cilcio

Infliximabe

Cloridrato de clindamicina

Lanraotida

Tacrolimo

Claoridrato de tetraciclina

Laronidase

Talidomida

Cloroquina

Leflunomida

Teriflunomida

Complemento alimentar p/fenilcetondricos

Levotiroxina

Tobramicina

Danazol

Losartana

Tocilizumabe

Desmopressina

Maleato de dexclorfenirammina

Tofacitinibe

Dexametasona

Medroxiprogesterona

Toxina botulinica

Dicloridrato de saprapterina

Mesalazina

Trigntina

Acetato de Glatirimer

Alentuzumabe
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Como posso contribuir para garantir o acesso

do paciente aos PCDT das Doencas Raras?

Em outubro de 2020, completamos 32 anos da Constituicdo Federal, o artigo n°® 196 da
constitui¢do, garante o direito a salde para todos os cidaddos brasileiros.

Estamos construindo um modelo que atenda as necessidades de assisténcia e tratamento da
nossa populagdo. Além de garantir atendimento as pessoas com Doengas Raras, 0s outros
grupos de pacientes precisam ter seu direito assegurado da mesma maneira.

Sabemos que garantir assisténcia a longo prazo a todos que precisam, requer reserva
orgamentaria que garanta a sustentabilidade do SUS. Devemos ter coeréncia cientifica e
responsabilidade financeira definindo as obrigacdes dos governos federal, estadual e municipal
frente ao SUS, exigindo transparéncia e continuidade na definicdo das politicas publicas da
saude.

Ter conhecimento do or¢amento, Teto da Saude (EC 95), para os proximos 20 anos, nos permite
definir prioridade nas a¢des de saude e criar maneiras legais de incluir a parceria publico-privada
que aperfeicoe os processos de trabalho garantindo seguranca e qualidade nos servicos
oferecidos a todos que precisam do SUS.

Estabelecer uma comunicagdo eficaz entre todos os envolvidos nos processos de acesso aos

tratamentos, e monitoramento do paciente, vai permitir que tenhamos o SUS que atenda as
nossas expectativas e necessidades coletivas.

Precisamos falar sobre o SUS para fazer dar certo!

Acompanhe a Lit e conheca melhor o SUS. E direito seu, é direito de todos!
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