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RESUMO

As doencas raras, caracterizadas por sua baixa prevaléncia e elevada complexidade
clinica, afetam milhdes de pessoas no Brasil e representam um desafio significativo
para o sistema publico de saude, especialmente no que se refere ao acesso a
medicamentos. Nesse contexto, o Poder Legislativo exerce papel estratégico nas
discussbes e aprovagbes de proposigdes Legislativas que ampliam o acesso a
terapias para essa populagdo. Este trabalho tem como objetivo analisar as
proposi¢cées do Legislativo Federal Brasileiro voltadas ao acesso a medicamentos
para doencgas raras, no periodo de 2014 a 2024. Trata-se de uma pesquisa qualitativa,
documental e retrospectiva, que se baseia na analise de conteudo de instrumentos
legislativos da Camara dos Deputados e do Senado Federal. Foram analisados 98
documentos legislativos que obteve um crescimento ao longo dos anos, das quais
evidenciaram que as caracteristicas biograficas dos autores sdo um ponto chave para
a iniciativa das proposi¢cdes. 18 medicamentos foram alvos de discusséo,
especialmente o medicamento Zolgensma® para Atrofia Muscular Espinhal. O
resultado do Iramuteq evidenciou que o Legislativo tem grande interesse sobre
assuntos regulatorios, mostrando uma disputa entre poderes e atuagdes. A analise
politica das proposicoes legislativas relacionadas ao acesso a medicamentos para
doengas raras permitiu compreender como o tema tem se consolidado na agenda do
Poder Legislativo brasileiro ao longo da ultima década, revelando uma atuagéo
marcada por tensdes institucionais, cooperagao entre atores e crescente sensibilidade
social.

Palavras-chave: Doencgas raras; Legislativo Federal; Medicamentos; Proposi¢cdes
legislativas; Acesso a medicamentos.



ABSTRACT

Rare diseases, characterized by their low prevalence and high clinical complexity,
affect millions of people in Brazil and represent a significant challenge for the public
health system, especially regarding access to medication. In this context, the
Legislative Branch plays a strategic role in the discussions and approval of legislative
proposals that expand access to therapies for this population. This work aims to
analyze the proposals of the Brazilian Federal Legislature focused on access to
medication for rare diseases, from 2014 to 2024. This is a qualitative, documentary,
and retrospective research, based on the content analysis of legislative proposals from
the Chamber of Deputies and the Federal Senate. Ninety-eight legislative proposals
were analyzed, showing growth over the years, and revealing that the biographical
characteristics of the authors are a key factor in initiating these proposals. Eighteen
medications were the subject of discussion, especially the Zolgensma® medication for
Spinal Muscular Atrophy. The results of Iramuteq showed that the Legislative branch
has a great interest in regulatory matters, revealing a dispute between powers and
actions. The political analysis of legislative proposals related to access to medications
for rare diseases allowed us to understand how the topic has been consolidated on the
agenda of the Brazilian Legislative branch over the last decade, revealing an action
marked by institutional tensions, cooperation between actors, and growing social
sensitivity.

Keywords: Rare diseases; Federal Legislature; Drugs; Legislative proposals; Access
to medicines.



LISTA DE SIGLAS E ABREVIATURAS

AME - Atrofia Muscular Espinhal

ANVISA — Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria
CONITEC — Comissao Nacional de Incorporagao de Tecnologias
DMD - Distrofia Muscular de Duchenne

ELA — Esclerose Lateral Amiotrofica

EM — Esclerose Multipla

HPN — Hemoglobinuria Paroxistica Noturna

INC — Indicagao

MPV — Medida provisoéria

MPS — Mucopolissacaridose

ODS - Objetivos de desenvolvimento sustentavel
ONU - Organizagao das Nagdes Unidas

PDC — Projeto de Decreto Legislativo

PEC — Proposta de Emenda a Constituigao

PL — Projetos de Lei

PLP — Projetos de Lei Complementar

PNTN — Programa Nacional de Triagem Neonatal
PRC — Projeto de Resolugao

RDC — Resolugao de Diretoria Colegiada

REQ — Requerimento

RIC — Requerimento de Informagdes

RAS — Rede de Atencao a Saude

SHUa — Sindrome Hemolitica Urémica Atipica
SNM — Neurdnio Motor de sobrevivéncia

SUS — Sistema Unico de Saude



LISTA DE FIGURAS

(o 18] =T I B T =T g Tor= N = = T 21
Figura 2:Fisiopatologia da Atrofia Muscular Espinhal.................cccooiiiiiie, 22
Figura 3:Esquema de organizagdo na planilha Excel...........ccccooooiiiiiiiiiiiiiiieees 30
Figura 4:Fluxograma das etapas metodologicas do estudo............cccceeeiiiiiiiiiinennnnn. 35
Figura 5:Identificagao das proposigdes legislativas............cccccooveeiiiiiiiiiiiiiiieeeees 36
Figura 6:Quantitativo de proposigdes legislativas identificadas por grupo. ............... 37
Figura 7:Frequéncia de proposicdes legislativas (2014-2024) ............ccccccuvummnnnnnnnnnne 38

Figura 8:Distribuicao das proposi¢des legislativas segundo as barreiras de acesso.42

Figura 9:Dendograma da Classificagdo Hierarquica Descendente (CHD) do corpus
das proposicboes Legislativas referente ao acesso a medicamentos para doencgas
7= = 1 7P 44



LISTA DE QUADROS

Quadro 1:Interesses dos parlamentares autores das proposi¢des legislativas.........

Quadro 2: Lista de medicamentos discutidos e suas justificativas



LISTA DE GRAFICO

Grafico 1:Medicamentos para doencgas raras aprovados por categoria (2019 a 2023).



SUMARIO

1. INTRODUGAO ...t 14
2. OBUETIVOS ...ttt e e e e e e et e e e e e e e e e e nneees 16
2.1 ODJetivo geral ......cooiiiiiiiiii 16
2.2 ODbjetivos €SPECITICOS .....coiviiiiiiiiiiiiiiiiieeeeeeeee e 16
3. FUNDAMENTAGAO TEORICA ...........oooiieeeeeeeee e 17
3.1 A saude como um direito € 0 acesso a medicamentos. ............ccoeeeeeeeeieeeeeeeee. 17

3.2. Atuacao do Legislativo Federal na construgao de Politicas Publicas de Saude 19

3.3. Doengas raras e os Marcos Regulatérios no Brasil.............coooviiiiiiiiiiiiniinnnn. 20
3.4. Politica Nacional de Atencéao Integral as Pessoas com Doengas Raras........... 25
4. MATERIAIS E METODOS ..ottt 28
4.1 Revisao do EStado da Arte..........uiii it 28
4.2 DeSeNNO dO €StUAO ......iiiiiiieieiiei et e e eeeeee 28
4.3. Estratégias de investigacao e coleta dos dados...........ccoeevviiiiiiiiiiiiicciee e, 29
4.4 Critérios de iNClUSE0 € €XCIUSA0.........ccevviiiiiiiiiiiiieiieeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeee e 30
4.5. InStrumento de COlEta.......cooeiiiiei e 30
4.6. Processamento e analise dos dados............cooviiiiiiiiiiiiiiiiee e 31
4.7 ASPECIOS BLICOS ...ovuiiiiiiiii et 35
5. RESULTADOS ..... .o 36
5.1. Mapeamento politico: Principais autores e instrumentos legislativos................. 36
5.2 Medicamentos em destaque nas proposig¢des legislativas.............ccceevvvvivnnnnnnn. 39
5.3. Andlise das proposigdes pos-institucionalizagao da Politica Nacional de Doengas
L= = 1 T PSP 42
5.3.1 Debate publico e incorporagcdo de medicamentos. ............cccceeeeeeevreeeeeennnn. 45
5.3.2 Financiamento de medicamentos de alto CUSIO ...............cceeevvveeeeeeeeeeeennnn, 46
5.3.3 Responsabilidade estatal no fornecimento de medicamentos. ................... 47
5.3.4 O medicamento como expressao do direito a saude .............c.ccccevvueeeennn. 48
5.3.5 Judicializagdo e garantia do direito a saude..................cccceeeuveeveieeeeannnnnnn, 49
B. DISCUSSAD ...ttt ete e nenens 51
7. CONSIDERAGOES FINAIS .........coooveieieeeeeeeee e, 63

REFERENGCIAS ... ..o e, 65



14

1. INTRODUGAO

A Portaria n® 199/2014 do Ministério da Saude estabelece que uma doenca rara
€ aquela que acomete até 65 pessoas a cada 100.000 individuos, o que corresponde
a aproximadamente 1,3 pessoa para cada 2.000 habitantes (Brasil, 2014). No Brasil,
estima-se que cerca de 13 milhdes de pessoas convivam com alguma doenca rara,
configurando um impacto expressivo tanto para as familias quanto para o sistema de
saude (lriart et al, 2019). Embora tenham ocorrido avangos importantes nas ultimas
décadas, persistem lacunas significativas no atendimento as necessidades das
pessoas que vivem com essas condigdes no pais (Giugliani et al., 2025).

O interesse pelas doencgas raras tem aumentado nos ultimos anos, uma vez
que se trata de um tema complexo e multifacetado, que envolve dimensdes politicas,
econdmicas, cientificas e sociais (Novaes e Soares, 2019; Austin et al., 2018). Do
ponto de vista cientifico, a baixa incidéncia dessas enfermidades reduz
significativamente o interesse da industria farmacéutica em investir no
desenvolvimento de novas terapias. Isso ocorre porque o elevado custo de pesquisa,
desenvolvimento e registro de um medicamento muitas das vezes néo é compensado
resultante de um mercado pequeno (Pirett et al., 2018; Pereira, 2022).

Do ponto de vista social, essas enfermidades tém um impacto profundo na
qualidade de vida dos pacientes e de suas familias. Cerca de 95% das doencas raras
nao possuem cura e, em sua maioria, sdo condigbes cronicas, progressivas,
debilitantes e frequentemente incapacitantes (Atkins e Padgett, 2024). A auséncia de
alternativas terapéuticas dificulta analises comparativas de custo-efetividade, e o
subdiagnéstico prolonga a jornada do paciente por multiplas especialidades até o
diagndstico definitivo (Sampaio, 2023; Vicente et al., 2022)

Sob a otica econdmica, observa-se que o Ministério da Saude distribuiu mais
de 74 milhdes de unidades farmacéuticas destinadas ao tratamento dessas
condigbes, com investimentos que ultrapassaram R$ 4,1 bilhdes, evidenciando o
expressivo impacto orgamentario associado a essas terapias (Brasil, 2024a). Uma
parcela significativa desses gastos decorre de demandas judiciais, que pressionam o
orcamento publico e ampliam os desafios de financiamento. Em 2019, dos R$1,3
bilhdo destinados as despesas com judicializagdo, aproximadamente R$1,2 bilhdo foi
destinado exclusivamente ao custeio de medicamentos para doengas raras (Cancian,
2020; Brasil, 2022a).
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Casos emblematicos reforcam essa pressdo, como o do medicamento
Elevidys®, indicado para a Distrofia Muscular de Duchenne, cujo custo por dose é
estimado em cerca de R$11,7 milhdes (Brasil, 2025e). Situagbes como essa
evidenciam as tensdes inerentes entre garantir acesso equitativo a terapias
inovadoras e assegurar a sustentabilidade financeira do Sistema Unico de Saude.

Do ponto de vista politico, sabe-se que o acesso a medicamentos €
amplamente reconhecido como um pilar fundamental na formulacdo das politicas
publicas (Caetano et al., 2025). No campo das doengas raras, esse debate torna-se
ainda mais complexo, pois tais condigdes funcionam como um “objeto de fronteira”,
capaz de mobilizar multiplos atores, espacos sociais e significados, revelando
interesses diversos e, por vezes, conflitantes (Huyard, 2009). A construgcdo dessas
politicas exige atuagdo coordenada, destacando-se o papel do Poder Legislativo na
elaboracgao de leis e audiéncias publicas que respondam as necessidades coletivas,
legitimem acbes governamentais e fortalecam o controle social (Torrens, 2013;
Cémara dos Deputados, 2025b).

Desde 2011, o Congresso Nacional contribuiu diretamente para a criagcdo da
Politica Nacional de Atencao Integral as Pessoas com Doengas Raras, promulgada
oficialmente em 2014, realizando audiéncias publicas e apresentando proposi¢des
legislativas que consolidaram direitos e ampliaram o acesso a tratamentos
especializados (Camara dos Deputados, 2013; Pascarelli et al., 2022). A formulagéo
dessas politicas reflete a complexa interacdo entre diferentes atores sociais e
politicos, evidenciando como decisdes publicas sdo moldadas por consensos,
disputas e mobilizagdes no campo institucional (Alencar, 2016).

Nesse contexto, torna-se essencial analisar a atuagao do Legislativo Federal
entre 2014 e 2024, caracterizando as proposicdes relacionadas ao acesso a
medicamentos para doengas raras. Essa investigagcdo permite compreender o papel
do Congresso na formulacéo de politicas publicas e sua relevancia cientifica, politica
e social diante do impacto dessas condi¢des na vida de milhdes de brasileiros (Novaes
et al., 2019; Austin et al., 2017; Iriart et al., 2019). Diante disso, surge o seguinte
questionamento: como o Legislativo Federal brasileiro atuou, nos ultimos dez anos,

em relagdo ao acesso a medicamentos para doencgas raras?
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2. OBJETIVOS

2.1 Objetivo geral
Analisar as proposigdes do Legislativo Federal Brasileiro relacionadas ao acesso de

medicamentos para doengas raras, no periodo de 2014 a 2024.

2.2 Objetivos especificos

e Identificar e caracterizar os principais parlamentares envolvidos em
proposi¢des para o acesso a medicamentos para doengas raras;

e Elencar os medicamentos que foram alvos de proposi¢des do legislativo
brasileiro;

e Relacionar as proposigdes legislativas as barreiras de acesso a medicamentos
de alto custo definidas pela Organizagao Pan-americana de saude;

e Discutir as proposigcdes do Legislativo federal pds-institucionalizagao da Politica

Nacional de Doencas Raras, voltadas a ampliacdo do acesso a medicamentos.



17

3. FUNDAMENTAGAO TEORICA

3.1 A saude como um direito e o acesso a medicamentos

No Brasil, o direito a saude € uma garantia fundamental assegurada pela
Constituicao Federal de 1988, que estabelece a responsabilidade do Estado em
promové-lo. Para isso, o Poder Publico deve implementar politicas sociais e
econdmicas voltadas a prevencédo de doengas, a redugao de riscos e a garantia do
acesso universal e equitativo aos servigos de saude para toda a populagéo (Brasil,
2016).

Compete ao Estado a responsabilidade central de estruturar mecanismos que
viabilizem, de maneira participativa, o acesso da populacdo a saude. Nesse sentido,
as estratégias sociais delineadas pelo poder publico, especialmente no campo da
saude, materializam-se nas politicas publicas voltadas para essa area. Tais politicas
nao se restringem a diretrizes abstratas, mas resultam de um processo dinamico em
que diferentes atores sociais, com interesses diversos, exercem influéncia e moldam
as acgodes implementadas (Alencar, 2016).

O acesso a medicamentos € um direito essencial a saude e, por isso, constitui
um dos pilares fundamentais da saude publica, além de representar um elemento
indispensavel da assisténcia farmacéutica (Santos et al., 2016). Cabe ao Estado a
responsabilidade de garantir e implementar agdes que promovam esse acesso de
forma equitativa, contribuindo para a redugdo das desigualdades sociais. Nesse
contexto, as politicas publicas configuram-se como um conjunto de agdes
governamentais estratégicas voltadas a transformagao da realidade social (Bermudez
etal., 2019).

Dessa forma, o acesso a medicamentos é definido como a relagdo entre a
necessidade da populagao e a disponibilidade desses produtos no sistema de saude
(Santos et al., 2016; Bermudez et al, 2019). A Organizagao Pan-Americana da Saude
(OPAS, 2009) identifica diversas barreiras que dificultam o acesso a medicamentos
de alto custo. Esses obstaculos servem como referéncia para orientar o planejamento,
a formulacado e a implementacao de estratégias e politicas publicas voltadas a sua
superacao.

Entre eles, destacam-se: (1) Problemas de Pesquisa e Desenvolvimento,
relacionados a auséncia de incentivos do Estado e restricbes orgamentarias; (2)

Problemas de Disponibilidade, decorrentes do elevado custo dos medicamentos, que
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inviabiliza sua aquisi¢do frente a demanda existente 3) Limitagdes dos Servigcos de
Saude, como barreiras geograficas e restricbes na cobertura assistencial; 4)
Limitagbes no Sistema de Fornecimento, vinculadas a falhas de gestao e distribui¢ao;
5) Limitagcdes de Acessibilidade, caracterizadas pelo desequilibrio entre os recursos
financeiros disponiveis e a necessidade de custeio desses tratamentos. Esses
desafios comprometem a equidade no acesso e a efetivagdo do direito a saude
(Lopes-Junior et al., 2022).

No contexto das Politicas de Assisténcia Farmacéutica, a construgdao de um
marco referencial apresenta desafios significativos devido a complexidade inerente ao
medicamento, seu objeto central. Segundo Araujo (2016) essa complexidade decorre
das multiplas dimensdes e significados que essa tecnologia incorpora, tornando sua
abordagem uma tarefa multidisciplinar. Dessa forma, os medicamentos podem ser
compreendidos sob diferentes perspectivas: simbdlica, econbmica, ideoldgica,
técnico-cientifica e politica.

Correlacionando esse contexto descrito por Araujo (2016), os medicamentos
destinados ao tratamento de doencas raras sao frequentemente vistos como a unica
(ou principal) fonte de esperanca para os pacientes que, muitas vezes, nao dispdem
de alternativas terapéuticas (Lima et al., 2018), o que evidencia sua dimenséao
simbdlica. No contexto econdmico, elas podem ser consideradas mercadorias, com
alto valor agregado (D’ippolito e Gadelha, 2019).

Do ponto de vista ideoldgico, os medicamentos para doengas raras refletem a
producao social de sentido, influenciando a percepgéao sobre o direito ao tratamento e
a responsabilidade do Estado em garantir o acesso (Santos et al., 2016). Sob a ética
técnico-cientifica, eles sao tecnologias em saude que podem trazer beneficios
significativos (Villalon-Garcia et al., 2020). Além disso, esses medicamentos possuem
uma forte dimensao politica que influencia diretamente nas decisdes do Estado
(Pascarelli; Pereira, 2022).

Considerando os elevados custos envolvidos, os medicamentos destinados ao
tratamento de doencas raras sao majoritariamente fornecidos pelo Ministério da
Saude, seguindo diretrizes clinicas especificas. A incorporacado desses farmacos de
alto custo ao SUS adiciona camadas de complexidade a manutengéo e ao equilibrio
do sistema. Trata-se de uma equacgao desafiadora: precos extremamente elevados

pressionam o orgcamento publico e comprometem a capacidade dos sistemas de
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saude de assegurar acesso amplo, equitativo e sustentavel a populagdo (Santos et
al., 2025).

Nesse cenario apresentado, percebe-se que o papel do Estado € fundamental
na formulac&o de politicas de saude para garantir o acesso a esse objeto complexo
(Santos et al., 2016). No entanto, sua atuagdo pode variar entre a agdo, com a
implementagao de estratégias para viabilizar esses medicamentos, ou a omissao, que
pode comprometer a garantia do direito a saude dos individuos, das populacgdes e de
seus determinantes (Paim; Teixeira, 2006). Para assegurar a efetivagdo desse direito
e de outros principios fundamentais, o Estado Democratico de Direito foi estabelecido
pela Constituicdo de 1988, sendo estruturado em trés poderes, sao eles: o Poder

Legislativo, Executivo e Judiciario (Brasil, 1988).

3.2. Atuacao do Legislativo Federal na construcao de Politicas Publicas de Saude
Dentre os principios norteadores para a constru¢ao do Estado Democratico de

Direito, identifica-se como maior destaque a divisdo de poderes e funcdes. Esse

modelo tripartite € assegurado através do art. 2° da Constituigdo brasileira de 1988,

que estabelece:

Art. 2° Sdo Poderes da Uniao, independentes e harménicos entre si, 0
Legislativo, o Executivo e o Judiciario.” (Brasil,1988).

Cada poder é independente dos demais, sendo essencial a existéncia de
mecanismos de freios e contrapesos para garantir o equilibrio e a harmonia entre eles,
de modo a evitar que um poder se sobreponha aos outros (Camargo; Justo, 2013).
De acordo com o art. 44 da Constituicdo Federal de 1988, o Poder Legislativo é
exercido pelo Congresso Nacional, composto pela Camara dos Deputados e pelo
Senado Federal. Trata-se, portanto, de um poder organizado sob a forma bicameral,
caracterizado pela atuagdo conjunta de duas casas legislativas com competéncias
distintas e complementares.

A Camara dos Deputados é o local onde se inicia o tramite da maioria das
proposi¢des legislativas, dentre elas pode-se destacar: Propostas de Emenda a
Constituicao (PEC), Projetos de Lei Complementar (PLP), Projetos de Lei Ordinaria
(PL), Requerimento de Informacgdes (RIC), Requerimento (REQ), Medida provisoria
(MPV), Projeto de Decreto Legislativo (PDC), Projeto de Resolugao (PRC), Indicagao
(INC), entre outros. E o Senado Federal também desempenha um papel fundamental

na aprovagao das leis discutidas na Camara (Brasil, 2025b).
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Muito pouco se discute sobre o papel do Legislativo como parte integrante das
politicas publicas. O Legislativo desempenha um papel fundamental na legitimacao,
no controle politico, na fiscalizagao e na supervisao das agées governamentais, além
de atuar como um importante canal de comunicagao entre o Estado e a sociedade
(Souza; Alencar, 2023). Costa et al. (2016) destacam a crescente produgao
académica voltada a analise das complexas relagdes entre a sociedade e o Poder
Legislativo, com énfase na capacidade desse Poder de representar as demandas de
diversos movimentos sociais.

O Poder Legislativo constitui um dos espacgos institucionais centrais para a
busca de direitos e a promogao da cidadania das pessoas com doengas raras. As
associagdes de pacientes, juntamente com outros atores sociais, mobilizam-se por
meio de diferentes instrumentos legislativos na tentativa de ampliar suas
reivindicacdes e influenciar na formulacdo de politicas publicas que reflitam suas
necessidades e interesses (Aureliano, 2018; Lima et al., 2018). Trata-se de um espaco
privilegiado de participagdo e mobilizacdo, no qual é possivel fortalecer a
representacdo social, dar visibilidade as reivindicagbes e contribuir ativamente para
os debates e processos decisorios (Pascarelli; Pereira, 2022).

Assim, percebe-se que a analise politica em saude demanda nao apenas a
observacao de eventos isolados, mas também a compreensdo das conjunturas em
que esses eventos se inserem. Isso envolve mapear o posicionamento dos diversos
atores, identificar a correlagédo de forgas em jogo, reconhecer conflitos de interesse e
projetos em disputa, bem como avaliar os efeitos potenciais dessas interagdes. Tal
analise requer, ainda, a consideragdo dos determinantes histéricos, econdmicos,
politicos e sociais que moldam e conferem sentido as conjunturas. Nesse contexto, o
conceito de fato politico pode ser entendido como um fato social resultante da
interacdo entre atores com objetivos e interesses distintos, ora convergentes, ora
divergentes, que atuam a partir de capacidades acumuladas e exercem influéncia no

cenario coletivo (Alencar, 2016).

3.3. Doengas raras e os Marcos Regulatérios no Brasil
Segundo o Ministério da Saude (Brasil, 2025c) as doencgas raras constituem
um grupo de condi¢cdes que acometem uma parcela reduzida da populagdo mundial,

caracterizando-se por sua baixa prevaléncia. Em geral, sdo enfermidades crénicas,
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progressivas, degenerativas e, frequentemente, incapacitantes, impactando de forma
significativa a qualidade de vida das pessoas afetadas e de seus familiares (Figura 1).

Estima-se que existam entre 7.000 e 10.000 doengcas raras, sendo
aproximadamente 80% delas decorrentes de disturbios monogénicos (relacionados a
um unico gene). As demais incluem anormalidades cromossdmicas, neoplasias,
infeccbes, exposicbes a agentes toxicos, bem como condi¢cdes degenerativas ou
adquiridas (Epps et al., 2022). Essas condi¢gdes impdem diversos desafios, entre os
quais se destacam: a dificuldade em suprir necessidades médicas ainda nao
atendidas, o acesso restrito a tratamentos especializados, os altos custos
terapéuticos, a heterogeneidade fenotipica e genotipica entre individuos com o
mesmo diagnostico, além da incompatibilidade entre exames diagndsticos (Douglas
et al. 2022).

Figura 1:Doencgas raras.
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Fonte: Brasil (2023).

Atualmente, apenas uma pequena parcela dessas doengas conta com opgdes
terapéuticas capazes de modificar sua progressao. No Brasil, algumas das condi¢des
que contam com tratamentos disponiveis incluem a Distrofia Muscular de Duchenne
(DMD), Fibrose Cistica, Atrofia Muscular Espinhal (AME), Esclerose Lateral
Amiotrofica (ELA) e Mucopolissacaridose (Biblioteca Virtual em Saude, 2023).

Segundo a Comissao Nacional de Incorporagao de Tecnologias no Sistema

Unico de Saude (2022), a AME, embora seja classificada como uma condigéo rara, é
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reconhecida como a principal causa genética de mortalidade na infancia (Ross et al,
2023; Brasil, 2022). Trata-se de uma doencga hereditaria autossémica recessiva, rara
e altamente debilitante, causada por uma mutagdo no gene do neurénio motor de
sobrevivéncia (SMN1) localizado no brago longo do cromossomo 5q (Figura 2). Esse
gene produz uma proteina essencial para o funcionamento dos nervos que controlam
nossos musculos; sem ela, essas células nervosas ndo conseguem funcionar
adequadamente e acabam morrendo, levando a fraqueza muscular debilitante
(Renade; Belthur, 2024).

Figura 2:Fisiopatologia da Atrofia Muscular Espinhal.
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Fonte: Roche (2025).

A AME é subdividida clinicamente em cinco tipos, definidos pela idade de
aparecimento dos sintomas e pelas habilidades motoras alcangadas, sendo a tipo 1 a
mais grave (Souza et al., 2021). E atualmente, no Brasil, estdo disponiveis trés
medicamentos para o tratamento dessa doenca, séo eles: Nusinersena®, Risdiplam®
e Zolgensma® (Brasil, 2025f). Este ultimo, sendo a primeira terapia génica aprovada
através do compartilhamento de risco. De acordo com o Ministério da Saude (Brasil,
2024a), entre 2023 e 2024, o Ministério da Saude incorporou 18 tecnologias para o
tratamento de doencas raras, sendo 15 medicamentos e trés produtos ou
procedimentos. Atualmente, encontram-se disponiveis 152 medicamentos voltados ao
tratamento dessas doencas. Estes possuem classificacdes a depender da sua fungao

e forma de producéo, sendo descritas no quadro abaixo:
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Quadro 1: Conceitos e definigdes de categorias de medicamentos segundo a Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria.

dos produtos ou
medicamentos bioldgicos,
obtidos a partir de células
e tecidos humanos, que
compreende terapia
celular avangada,
engenharia tecidual e
terapia génica.

Categoria Defini¢goes Exemplo Indicacao
Medicamentos Medicamento que | Spinraza® Atrofia Muscular
novos contenha nova molécula Espinhal (AME)
Medicamentos Sao considerados | Mevatyl® Tratamento
especificos medicamentos especificos sintomatico da
0s produtos espasticidade
farmacéuticos, moderada a grave
tecnicamente obtidos ou relacionada a
elaborados, com esclerose multipla
finalidade profilatica, (EM)
curativa ou paliativa

Terapias avangadas | Sao produtos | Zolgensma® Atrofia Muscular
farmacéuticos, da classe Espinhal (AME)

Medicamentos
biolégicos

Medicamento obtido ou
elaborado a partir de
insumo farmacéutico ativo
(IFA) bioldgico, incluindo
vacinas, Soros
hiperimunes,
hemoderivados,
anticorpos monoclonais,
probidticos, alergénicos e
para Terapia Avangada.

Soliris®

Hemoglobinuria
paroxistica noturna
(HPN); Sindrome
hemolitico urémica
atipica (SHUa)

Fonte: Adaptado de Brasil (2020f).

Em 2019, a Anvisa registrou um recorde na aprovagdao de medicamentos

destinados ao tratamento de doengas raras, totalizando 21 produtos, incluindo

sintéticos, bioldgicos e medicamentos especificos (Brasil, 2020e). A figura a seguir

apresenta a quantidade por classificacdo dos medicamentos aprovados para essas

condigdes no periodo de 2019 a 2023, conforme critérios regulatorios.
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Grafico 1:Medicamentos para doengas raras aprovados por categoria (2019 a 2023).
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Fonte: Adaptado de Brasil (2023).

No contexto brasileiro, as pessoas acometidas por doengas raras passaram a
conquistar maior visibilidade e reconhecimento, especialmente a partir da
consolidagdo de importantes marcos regulatérios e institucionais. Esse avango
também se reflete no aumento das aprovacdes de medicamentos nos ultimos anos
(Grafico 1). Desde o inicio da série histérica, em 2005, com a aprovagao do
Fabrazyme® (betagalactosidase), a Anvisa tem autorizado a aprovacao de diversos
medicamentos voltados ao tratamento dessas condigdes no pais (Brasil, 2024b). Em
2009, ocorreu a primeira iniciativa nacional estruturada voltada ao tema: o | Congresso
Brasileiro de Doencgas Raras, evento que marcou a mobilizagéo social e politica sobre
o assunto (Lima et al., 2018).

Um dos principais avancgos institucionais foi a criagdo da Politica Nacional de
Atencdo Integral as Pessoas com Doenga Rara, que estabeleceu parametros
normativos, por meio da Portaria n° 199/2014 do Ministério da Saude. Essa portaria
definiu como doencga rara aquelas condigcbes que afetam até 65 pessoas a cada
100.000 individuos, criando um marco para o desenvolvimento de politicas publicas
especificas para esse grupo (Brasil, 2014). A diretriz organizou as condigdes em dois
eixos estruturantes: Eixo |, que abrange as doencgas genéticas raras, e Eixo Il, que
contempla aquelas de origem n&o genética (Cunico et al, 2023).

Em 2017, a Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (Anvisa) promoveu

avancgos significativos no processo de registro de medicamentos destinados ao
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tratamento de doencas raras. Inicialmente, com a publicagdo da Resolugao RDC n°
204/2017, os medicamentos voltados a essas condigdes passaram a ser classificados
como prioridade regulatoria nas petigcdes de registro, pos-registro e anuéncia prévia
em pesquisas clinicas, com o objetivo de ampliar o acesso.

Ainda no mesmo ano, foi publicada a resolugdo RDC 205/2017, que
estabeleceu critérios especificos para avaliacao e aprovagao de medicamentos para
doencas raras, além da implementagdo de um fluxo regulatorio diferenciado e mais
agil, voltado a celeridade na analise e liberagdo desses produtos (Brasil, 2022b). Trés
anos depois, em 2020, foi criado o Programa Nacional de Genbmica e Saude de
Precisdao, Genomas Brasil, que proporcionou maior precisdo no diagndéstico e na
escolha de tratamentos mais especificos. Esse programa permitiu avangos no
entendimento das relagbes entre genes e doengas na populagao brasileira (Brasil,
2020b).

O Poder Legislativo também exerce influéncia sobre o Executivo, como
exemplificado pela aprovacdo da Lei n° 14.154/2021. Nessa ocasidao, o Senado
Federal e a Camara dos Deputados desempenharam um papel central na formulacao
dessa politica, cujo objetivo foi a ampliagdo do Programa Nacional de Triagem
Neonatal (PNTN). A norma, posteriormente, foi sancionada pelo presidente em
exercicio. A nova legislagcdo estabeleceu um rol minimo de doencas a serem
rastreadas pelo teste do pezinho, representando um avango significativo para o
diagndstico precoce (Brasil, 2020b). Outro marco relevante para a saude publica foi a
incorporacdo do medicamento Zolgensma® ao Sistema Unico de Saude (SUS),
viabilizada por meio do modelo inovador de Compartilhamento de Risco. A expectativa
€ que, nos proximos dois anos, cerca de 137 pacientes sejam beneficiados por essa
estratégia (Brasil, 2025d). Esse panorama apresenta marcos regulatorios
significativos para o aprimoramento das politicas publicas voltadas as pessoas com
doencas raras.

3.4. Politica Nacional de Atencéao Integral as Pessoas com Doengas Raras
Conforme mencionado anteriormente, a instituicdo da Politica Nacional de
Atencéo Integral as Pessoas com Doencgas Raras (PNAIPDR), por meio da Portaria
n° 199/2014 do Ministério da Saude, consolidou-se como um marco relevante para a
saude publica brasileira, ao reconhecer oficialmente a necessidade de estratégias

especificas voltadas a esse grupo populacional.
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O Art. 5° da Portaria estabelece objetivos especificos que orientam a atencao
as pessoas com doengas raras no ambito do SUS. Entre eles, destacam-se: assegurar
a universalidade, a integralidade e a equidade das a¢des e servigos de saude, visando
a reducao da morbimortalidade; definir diretrizes de cuidado aplicaveis a todos os
niveis de atengao; garantir atencao integral no contexto da Rede de Atencéo a Saude
(RAS); ampliar o acesso regulado e universal a essa rede; assegurar, em tempo
oportuno, os meios diagnosticos e terapéuticos adequados as necessidades dos
pacientes; e promover a qualificagdo continua da atencio prestada a esse publico
(Brasil, 2014).

Ainda um dos principios fundamentais dessa diretriz consiste em assegurar a
incorporagao e a utilizagdo de tecnologias que favoregam a promogéo da saude, a
prevencgao de agravos e o cuidado integral no ambito da Rede de Atengdo a Saude.
Esse principio contempla o fornecimento de tratamentos medicamentosos e de
férmulas nutricionais no Sistema Unico de Saude (Cunico et al, 2023).

A Politica Nacional de Atengado Integral as Pessoas com Doengas Raras
organiza essas condi¢des em dois eixos principais: doengas de origem genética e
doencgas nao genéticas. Essa classificacdao busca assegurar uma abordagem mais
especifica e eficaz no cuidado e tratamento dos pacientes (Brasil, 2014).

Como mencionado anteriormente, O Poder Legislativo desempenhou um papel
central na discussao e implementacao da Politica Nacional de Atencéo Integral as
Pessoas com Doencas Raras. Ainda que a politica tenha sido formalmente instituida
pela Portaria n® 199/2014 do Ministério da Saude, sua formulagao s6 se tornou viavel
a partir da pressao e da mobilizacdo conduzidas no ambito do Congresso Nacional
(Pascarelli; Pereira, 2022).

As audiéncias publicas como a REQ 80/2011, realizadas nos anos que
antecederam sua criagao foram decisivas para estimular a mobilizagao social, ampliar
a pressao sobre o Executivo, articular atores institucionais e conferir legitimidade ao
processo. Dessa forma, o Legislativo tem desempenhado trés fung¢des fundamentais
nesse campo: (1) conferir visibilidade politica ao tema das doengas raras, (2) monitorar
a execugao da PNAIPDR e (3) propor ajustes normativos que assegurem maior
sustentabilidade e efetividade a politica (Pascarelli e Pereira, 2022).

Embora essa Politica Nacional de Atencéao Integral as Pessoas com Doengas
Raras representar um avango importante, D'lppolito e Gadelha (2019) ressaltam que

0 acesso ao diagnostico e ao tratamento dessas condi¢des no Brasil ainda se mantém


https://www.camara.leg.br/proposicoesWeb/fichadetramitacao?idProposicao=504191
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marcado por desigualdades. Muitas familias continuam a enfrentar obstaculos
significativos tanto para alcangar um diagndstico preciso quanto para garantir a
disponibilidade de terapias adequadas.

Para muitas familias brasileiras, a busca por medicamentos e tratamentos
especializados acaba se transformando em um processo judicial, revelando a
dependéncia do sistema de Justica como via para assegurar direitos basicos em
saude (Diniz et al., 2012). Embora essas agdes judiciais possibilitem o acesso
imediato ao tratamento, elas sobrecarregam o sistema e ndo configuram uma solugao
viavel ou sustentavel a longo prazo. O enfrentamento dos desafios relacionados as
doencas raras requer uma atuacao efetiva do Estado e das instituicbes de saude no
sentido de ampliar o acesso e assegurar a oferta de tratamentos adequados (Souza
et al., 2024).

Diante do que foi discutido, acredita-se que esta pesquisa possa contribuir para
0 debate sobre 0 acesso a medicamentos para doencas raras, destacando o papel do
Legislativo Federal como agente politico na promogdo de discussdes, na
representacdo desse publico e na aprovacdo de leis essenciais para a tematica.
Assim, o estudo busca analisar a evolugao do tema no legislativo brasileiro apos a
promulgacdo da Politica Nacional de Atencgao Integral as Pessoas com Doencgas
Raras buscando identificar as principais trajetorias que impulsionam a construcéo da

agenda a respeito das doengas raras no Congresso Nacional.
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4. MATERIAIS E METODOS

4.1 Revisao do Estado da Arte

Foi realizada uma revisdo do estado da arte através da busca de artigos
cientificos indexados nas bases de dados eletrbnicas, incluindo PubMed,
ScienceDirect, SciELO e Peridédicos CAPES. A busca foi conduzida utilizando como
indexagdo os Descritores em Ciéncias da Saude (Decs), em lingua inglesa
combinados pelo operador booleano "AND" e "OR™, considerando o recorte
temporal de 2014 a 2024. A estratégia de busca combinou os seguintes descritores
em inglés: “Rare Diseases” AND “Orphan Drugs” AND (“Public Policy” OR “Health
Policy”) AND “Legislative”. Foram incluidos através de revisdes sistematicas,
narrativas e de escopo, publicacbes que abordavam diretamente politicas publicas,
regulamentacdes e estratégias de acesso a tratamentos para doencgas raras, em
inglés, espanhol e portugués. Sendo excluidos relatos de casos e artigos que nao
estavam disponiveis na integra.

A revisao do estado da arte evidenciou que estudos sobre a atuagao do
Legislativo com relagdo a tematica ainda € limitada. No campo das doengas raras,
embora existam importantes avangos no campo normativo e institucional relacionados
as doencas raras, tanto no Brasil quanto em outros paises, ainda persistem lacunas
estruturais, econdmicas e politicas que limitam a efetividade dessas acgdes. A literatura
aponta como caminhos prioritarios para o aprimoramento das politicas publicas o
fortalecimento da pesquisa cientifica, a regulacdo adaptativa, o engajamento ativo de

pacientes e familiares, bem como a integragao intersetorial e governamental.

4.2 Desenho do estudo

Trata-se de um estudo documental, retrospectivo, de natureza exploratoria e
abordagem qualitativa, o qual possui a finalidade de identificar e caracterizar as
propostas legislativas da Camara dos Deputados e do Senado Federal relacionadas
as doencas raras. Sera realizada a analise desde a promulgacao da Politica Nacional
de Doencgas Raras, em 2014, até dezembro de 2024.

A pesquisa documental consiste na aplicagdo de métodos e técnicas voltados
a identificacdo, compreensao e analise de documentos de naturezas diversas (Silva
et al., 2009). Uma das justificativas para a utilizacdo desse tipo de fonte é a

possibilidade de incorporar a dimensao temporal a compreensdo dos fenbmenos
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sociais. A analise documental permite observar processos de amadurecimento ou
transformacdo de individuos, grupos, conceitos, saberes, comportamentos,
mentalidades, praticas e acontecimentos ao longo do tempo (Cellard, 2008).

Para além do levantamento documental enquanto fonte de informacao, a
analise documental configura-se como uma estratégia metodolégica relevante na
obtencdo de dados qualitativos, permitindo a apreensdo de significados,
interpretacbes e contextos subjacentes aos documentos analisados (Silva et al.,
2021). Aléem disso, esta pesquisa documental adota um carater retrospectivo,
caracterizado por um delineamento metodoldgico voltado a investigacao de eventos
passados, no qual adotou-se, para tanto, um marco temporal situado no passado, a

partir do qual a analise avancgou até o momento presente (Fontelles et al., 2009).

4.3. Estratégias de investigacao e coleta dos dados

A investigacado fundamentou-se na coleta sistematica de documentos publicos
disponiveis em bases oficiais, como o portal da Camara dos Deputados e do Senado
Federal, incluindo projetos de lei, requerimentos, noticias institucionais, notas
taquigraficas de reunides de comissdes técnicas e demais proposi¢oes legislativas,
que estiverem relacionadas ao acesso a medicamentos para doengas raras.

A identificagdo das proposicoes legislativas foi realizada por meio da consulta
aos bancos de dados do Portal da Camara dos Deputados

(https://www.camara.leg.br/) e do Portal do Senado Federal

(https://www12.senado.leg.br/). Em ambos os casos, utilizou-se da ferramenta de

pesquisa avangada disponibilizada nos respectivos portais, a fim de refinar os critérios
de busca e garantir a selegdo precisa dos documentos de interesse, sendo
empregados filtros como o periodo de tramitagdo (de 2014 a 2024), o tipo de
proposicdo (INC, PL, REQ, RIC, entre outros'), partido politico e descritores como:
“‘medicamento”, “doenca rara”, “doencas raras”. Essas palavras nao foram
combinadas utilizando operadores booleanos. No portal do Senado Federal, foram
empregados o0os mesmos descritores previamente mencionados, por meio da
ferramenta de pesquisa avangada disponivel no site LexML que possibilita o acesso
a proposicoes legislativas. Essa plataforma, mantida pelo Senado, permite a analise

T INC: Indicagbes Legislativas; PL: Projeto de Lei; REQ: Requerimento; RIC: Requerimento de
Informacao.
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detalhada das proposi¢cdes segundo critérios como ano, autoria e unidade federativa.
Quanto aos autores, foram considerados apenas os primeiros signatarios de cada
projeto. Essa escolha se justifica pela dindmica do Congresso Nacional, onde
parlamentares frequentemente subscrevem proposicdes legislativas para evitar seu
arquivamento. Posteriormente, realizou-se uma consulta as biografias disponiveis nos
portais do Congresso Nacional, com o intuito de identificar os interesses dos autores
das proposicdes legislativas, compreender sua atuagéo politica e verificar a filiagdo

partidaria de cada parlamentar.

4.4 Critérios de inclusao e exclusao

Foram incluidas na analise as proposi¢cdes parlamentares da Camara dos
Deputados e do Senado Federal que abordaram temas relacionados as doencas raras
€ ao acesso a medicamentos destinados a esse publico, no periodo compreendido
entre 2014 e 2024. No que se refere a autoria, serdao considerados apenas os
primeiros signatarios de cada proposigao legislativa.

Como critério de exclusdo, foram desconsideradas as proposi¢cdées que nao
apresentaram relagao direta com o objeto de estudo no recorte temporal estabelecido,
além disso, foram excluidas proposicoes legislativas que ndo estavam disponiveis na

integra ou incompletas ou até mesmo duplicadas.

4.5. Instrumento de coleta

As producgbes selecionadas, obtidas nos portais oficiais da Cémara dos
Deputados e do Senado Federal, foram organizadas em uma planilha eletronica
elaborada no Microsoft Excel (versdo 365). O banco de dados foi estruturado de forma
a contemplar os anos correspondentes ao periodo de analise, possibilitando a
sistematizacdo cronolégica das informacbes. Os dados foram padronizados e
distribuidos em colunas especificas, contemplando as seguintes informacodes: data de

publicacdo, ementa, justificativa, descritor, autor/partido, ano e link de acesso.

Figura 3:Esquema de organizag&o na planilha Excel.

PROPOSICAQ EMENTA JUSTIFICATIVA AUTOR/PARTIDO LINK

Institui 0 Dia Nacional de Doencas Raras, a ser
Dispde sobre a instituicdo do Dia Nacional de celebrado no (ltimo dia do més de fevereiro da cada |Senado Federal - Eduardo
PL 8188/2014 Doencas Raras. ano. Suplicy - PT/SP

Fonte: Autora (2025).
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4.6. Processamento e analise dos dados

A adocdo da analise de conteudo nesta pesquisa justifica-se por sua
reconhecida aplicabilidade em estudos sobre politicas publicas, especialmente
quando se busca interpretar discursos, proposi¢cdes legislativas e documentos
institucionais. Sampaio e Lycarido (2021) afirmam que o uso de analise de conteudo
nos estudos de politicas publicas revela-se importante, uma vez que permite produzir
dados e interpretacdes capazes de sintetizar informacdes, estabelecer comparacoes
e testar hipoteses a partir de distintos tipos de textos.

Para o processamento e a analise dos dados, adotou-se 0 método de pesquisa
proposto por Bardin (2011), com adaptagdes sugeridas por Minayo (2014) para o
campo das ciéncias sociais e da saude, denominada “analise de conteudo”, que

consiste em:

[...]Conjunto de técnicas de analises das comunicag¢des que tem objetivo
de obter indicadores quantitativos ou ndo que permitam a inferéncia de
conhecimentos relativos as condigbes de producao/recepgao (variaveis
inferidas) das mensagens (Bardin, 2011).

Essa autora defende que a analise de conteudo prevé trés fases fundamentais:
1) pré-analise; 2) exploragao do material e 3) tratamento dos resultados. A pré-analise
corresponde a etapa de familiarizacao e organizagao do material, na qual se estrutura
0 corpus da pesquisa, entendido como o conjunto de documentos relevantes a serem
submetidos a analise. Nesse primeiro momento, procede-se a organizagao do corpus
documental por meio dos textos selecionados (98 documentos legislativos), os quais
sao posteriormente sistematizados em uma matriz para orientagdo das etapas
seguintes. Na segunda fase da exploragao do material foi feito um mapeamento para
saber identificar as caracteristicas e trajetérias em comum dos parlamentares que os
tornam proeminentes neste tema, e analisar as propostas legislativas relacionadas ao
acesso de medicamentos, pois segundo Minayo (2014) a exploragao do material
constitui em uma etapa importante cujo objetivo € alcangar o nucleo de sentido dos
textos analisados.

Para sistematizar a analise, contemplando o terceiro objetivo especifico, foi
adotada uma categorizagdo baseada nas cinco barreiras de acesso a medicamentos
de alto custo definidas pela Organizagdo Pan-Americana da Saude (2009). A primeira
barreira, Problemas de Pesquisa e Desenvolvimento, descreve a falta de interesse
econdmico da industria farmacéutica e a auséncia de incentivos governamentais para

estimular pesquisas. A segunda, Problemas de Disponibilidade, refere-se a situagao
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em que o0 acesso ao medicamento ndo € garantido, seja por falta de incentivo
econdmico ou por mercado limitado. A terceira, Limitagdes dos Servigos de Saude,
engloba barreiras presentes nos préprios servigos, como dificuldades geograficas,
culturais e de cobertura, incluindo a insuficiéncia de recursos e a nao inclusdo de
determinados medicamentos.

A quarta barreira, Limitagdes no Sistema de Fornecimento, indica que o acesso
depende de um sistema eficiente, abrangendo todo o ciclo da assisténcia
farmacéutica, desde a selecdo e aquisicdo até a distribuicdo e utilizacdo final do
medicamento. Por fim, a quinta barreira, Limitagdes na Acessibilidade, evidencia que
um dos principais obstaculos € econdmico, ocorrendo quando os recursos disponiveis
nao sao suficientes para cobrir o custo dos medicamentos, comprometendo o acesso
da populagao. Diante disso, a classificagdo das proposi¢des legislativas foi realizada
de acordo com a justificativa apresentada para sua criagdo, de forma que cada
proposicdo tenha como objetivo reduzir a barreira correspondente. E importante
destacar que cada proposigao foi classificada em apenas uma das cinco barreiras de
acesso.

Ainda com o objetivo de ampliar a sistematizagcdo e aprofundar a analise
qualitativa, os dados textuais foram processados no IRaMuTeQ (Interface de R pour
les Analyses Multidimensionnelles de Textes et de Questionnaires). Essa ferramenta
de livre acesso permite realizar analises estatisticas e lexicais a partir de grandes
volumes de texto, facilitando a identificagdo de padrdes, categorias e relagbes
semanticas presentes no corpus. Por meio de diferentes recursos, como analises de
frequéncia, similitudes, classificagdes hierarquicas e nuvens de palavras, o IRaMuTeQ
contribui para tornar mais clara e estruturada a interpretacido dos dados qualitativos,
ampliando o rigor e a profundidade analitica do estudo. Dessa maneira, seu uso
viabiliza uma compreensdo mais abrangente e fundamentada dos fendmenos
investigados, fortalecendo a consisténcia e a validade das conclusdes (Camargo;
Justo, 2013).

Nesta etapa da pesquisa, foi elaborado um corpus textual composto pelas
Proposic¢des Legislativas de autoria dos parlamentares analisados, com o intuito de
identificar os posicionamentos, interesses e temas predominantes relacionados ao
acesso a medicamentos para doengas raras. A construgao desse corpus seguiu 0s
critérios técnicos de padronizacdo recomendados pelo software IRaMuTeQ,

garantindo a adequada leitura e processamento do material. Para isso, a construgéo
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do corpus foi realizado em duas etapas, a primeira etapa, realizou-se a inspec¢éao visual
do material para corregcao ortografica e eliminagao de trechos repetidos, vicios de
linguagem, conectores, caracteres especiais e sinais de pontuagdo, seguindo a
padronizagao exigida pelo programa.

Na segunda etapa, cada proposigao foi organizada em linhas de comandos que
incluiram as variaveis de interesse do estudo, o que permitiu relacionar as informagdes
textuais as categorias analiticas da pesquisa. Por exemplo, a linha de comando ****
*proposigao_01 *ano_2014 “*partido_01 *autor_01 *Estado_01, significa o
posicionamento expresso por meio da proposi¢ao 01 (Requerimento), apresentada
pelo parlamentar 01 (Dr. Rosinha), filiado ao partido 01 (PT) e representante do Estado
01 (Parana), no ano de 2014.

O corpus foi entdo submetido a Analise de Classificagdo Hierarquica
Descendente (CHD) disposto no software, conforme o modelo desenvolvido por
Reinert (1990). Essa técnica consiste em segmentar o texto em unidades menores de
analise, denominadas segmentos de texto, e em seguida agrupar essas unidades
segundo a semelhanga vocabular. O agrupamento é realizado com base na
frequéncia e ocorréncia das palavras, identificando os radicais lexicais mais
representativos e as associacdes entre eles (Camargo; Justo, 2013).

Durante o processamento, o IRaMuTeQ realiza uma analise estatistica das
ocorréncias lexicais e forma classes de sentido que compartiiham vocabulario
semelhante, revelando regularidades e contrastes no discurso. Cada classe
representa um conjunto tematico, permitindo compreender de forma estruturada os
diferentes eixos discursivos presentes nas proposi¢des analisadas. No dendrograma
desta pesquisa foram consideradas as palavras com p<0,0001, considerando as
palavras de maior forga associativa as classes.

O software apresenta os resultados da analise por meio de um dendrograma,
que representa graficamente as relagdes entre as classes formadas, permitindo
visualizar e descrever a estrutura dos agrupamentos identificados. Cada classe é
interpretada a partir do vocabulario caracteristico e das variaveis associadas,
possibilitando compreender os eixos tematicos predominantes no corpus analisado
(Carvalho et al, 2023).

Dessa forma, a CHD possibilita visualizar como os temas e argumentos se
distribuem dentro do corpus, fornecendo uma base empirica solida para a

interpretac&o qualitativa dos resultados (Souza et al, 2025). Essa abordagem combina
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a analise quantitativa do Iéxico com a interpretacdo qualitativa do conteudo,
favorecendo uma leitura mais profunda sobre o modo como o0 acesso a medicamentos
para doengas raras tem sido abordado no ambito legislativo.

E necessario ressaltar que o IRaMuTeQ é uma ferramenta valiosa, mas néo
substitui a interpretacao critica dos dados por parte do pesquisador. Assim, na ultima
etapa procedeu-se a analise interpretativa dos sentidos atribuidos as classes,
buscando relacionar os achados as dimensdes qualitativas do discurso. A
interpretacédo das categorias foi realizada de forma colaborativa pelo autor, orientador
e coorientador, a fim de garantir maior rigor metodolégico e minimizar possiveis vieses
de interpretagao ou alocacgao.

Destaca-se que essa analise realizada através do software IRaMuTeQ
emprega os critérios de exaustividade, homogeneidade, representatividade,
pertinéncia e exclusividade, conforme propostos por Bardin (2011), visando garantir
coeréncia metodoldgica e alinhamento aos objetivos da pesquisa. A exaustividade
assegurou que o material contemplasse todos os aspectos relevantes do tema; a
representatividade garantiu que os documentos refletissem adequadamente o
universo investigado; a homogeneidade exigiu uniformidade na escolha dos temas,
técnicas e perfis dos interlocutores; a pertinéncia assegurou a adequacgao dos textos
aos objetivos do estudo; e a exclusividade determinou que cada documento fosse
alocado a apenas uma categoria analitica, evitando sobreposi¢des (Minayo, 2014).

Por fim, a terceira etapa metodoldgica, correspondente ao tratamento dos
resultados e a interpretacdo, consistiu na analise critica dos achados da pesquisa,
com o proposito de construir os fatos relacionados ao acesso a medicamentos para
doencas raras. Nessa fase, os dados sistematizados foram examinados a luz do
referencial tedrico, permitindo identificar desafios e tendéncias nas agbes do
Legislativo Federal sobre a tematica, sempre em dialogo com a literatura pertinente.

O fluxograma a seguir sintetiza as etapas metodoldgicas adotadas, conforme

os procedimentos da analise de conteudo.
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Figura 4:Fluxograma das etapas metodolégicas do estudo.

Fonte: Autora (2025).

4.7 Aspectos éticos
A pesquisa foi realizada exclusivamente com base em fontes publicas de
dados, ndo envolvendo a participacdo de seres humanos nem a utilizagdo de

informacdes sensiveis ou identificaveis.
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5. RESULTADOS

Foram identificadas 145 proposi¢cdes legislativas a partir dos descritores
aplicados nas plataformas de busca. Destas, 124 foram localizadas na Camara dos
Deputados e 21 no Senado Federal. Apos a aplicagao dos critérios de elegibilidade, 8
proposi¢coes foram excluidas por duplicidade; apds a leitura das ementas, 2 foram
excluidas por ndo atenderem aos critérios de incluséo, e 37 por tratarem de temas
nao relacionados exclusivamente ao acesso a medicamentos. Assim, 98 proposicoes

Legislativas foram incluidas para analise dos resultados.

Figura 5: Identificagdo das proposicoes legislativas.
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Fonte: Autora (2025).

5.1. Mapeamento politico: Principais autores e instrumentos legislativos

As proposigdes legislativas analisadas foram agrupadas em dois grandes
grupos (Figura 6). O primeiro grupo abrange os instrumentos legislativos que visam
promover alteragdes no marco juridico-regulatorio vigente no Brasil, incluindo Projetos
de Lei (PL), Projetos de Lei Complementar (PLP) e Propostas de Emenda
Constitucional (PEC), os quais foram identificados na coleta. Nesse grupo, observou-
se predominancia dos Projetos de Lei, que totalizaram 51 registros, seguidos por uma

PEC e um PLP, somando 53 proposi¢cdes. O segundo grupo compreende os
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instrumentos legislativos voltadas ao estimulo de debates, audiéncia publica, a
solicitagdo de informagdes e/ou fiscalizagao politica, englobando Requerimentos de
Informacao (RIQ), Requerimentos (REQ) e Indicagdes (INC). Foram identificados 20
RIQ, 18 REQ e 7 INC, totalizando 45 proposigdes. Conforme apresentado na Figura
6, as proposig¢des do tipo Projeto de Lei (n = 51) representaram a maior parcela do
conjunto analisado, seguidas pelos Requerimentos de Informagdo (n = 20),
Requerimentos (n = 18) e Indicagbes (n = 7). Esses instrumentos estiveram
majoritariamente relacionados a realizagdo de audiéncias publicas e a solicitacéo de

informacdes sobre temas especificos.

Figura 6: Quantitativo de proposigdes legislativas identificadas por grupo.

Tipo de Proposicao n
PL Y
Grupo 1l (PEC
PLP 1
Total 23
RIQ 20
Grupo 2 |REQ 18
INC 7
Total 45

Fonte: Autora (2025).

E possivel observar, ao longo do periodo de dez anos, um crescimento
consistente na quantidade de materiais legislativos relacionados ao acesso a
medicamentos para doencgas raras (Figura 7). Entre os anos de 2017 e 2018, esse
numero se manteve relativamente constante, indicando um periodo de estabilizagao.
A partir de 2018, verifica-se um aumento progressivo. A linha de tendéncia ajustada
aos dados evidencia um crescimento continuo ao longo do periodo analisado,
reforcando a consisténcia da associacdo temporal observada. Esse resultado
evidencia que a variagao anual das proposigdes legislativas apresenta uma tendéncia
ascendente, refletindo o crescente interesse do Legislativo sobre o tema ao longo do

periodo analisado.
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Figura 7: Frequéncia de Proposic¢des Legislativas (2014-2024).

- Linha de tendéncia para série 1

2014 2016 2018 2020 2022 2024

Fonte: Autora (2025).

Sob a perspectiva partidaria e com o propésito de compreender a dindmica da
pauta no ambito do Poder Legislativo, realizou-se uma busca voltada a identificagcao
dos parlamentares mais propositivos e de suas respectivas filiagbes partidarias
(Quadro 1). No periodo compreendido entre 2014 e 2024, foram considerados 63
deputados que tiveram iniciativas para conduzir uma pauta no Legislativo. Observou-
se, entretanto, que a maior concentragdo de proposicdes ocorreu entre o0s
parlamentares com mais de trés iniciativas apresentadas, sendo identificados como
0s mais atuantes no tema. O deputado Diego Garcia destacou-se como o mais
propositivo, com oito proposi¢des, seguido das deputadas Mariana Carvalho,
Roséangela Moro e Rejane Dias, com cinco proposi¢cdes cada. Na sequéncia, figuram
a senadora Carmen Zanotto e a senadora Mara Gabrilli, com quatro e trés
proposi¢des, respectivamente.



Quadro 1: Interesses dos parlamentares autores das proposigoes legislativas.
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Autor Cargos Partido Caracteristicas N° de
biograficas Proposi¢oes
Diego Garcia Deputado Republicanos Presidente da Frente 8
Federal Parlamentar sobre
Doengas Raras
Mariana Carvalho Deputada PSDB Profissional da Saude 5
Federal
Rejane Dias Deputada PT Assumiu cargos Publicos 5
Federal (Nao voltados as pessoas com
estd mais em deficiéncia
exercicio)
Rosangela Moro Deputada UNIAO Autora de obras 5
Federal publicadas sobre
doencgas raras
Carmen Zanotto Deputada Cidadania Profissional da saude 4
Federal (Nao
esta mais em
exercicio)
Mara Gabrilli Senadora PSDB Possui doenga rara e é 3

profissional da Saude

Fonte: Autora (2025).

A andlise da filiagado partidaria dos parlamentares mais atuantes no tema das

doencas raras evidenciou uma distribuicdo entre diferentes partidos politicos, sem

concentracdo em uma unica legenda. Além disso, a partir do levantamento das

biografias disponiveis, observa-se que estes parlamentares mais propositivos

apresentam caracteristicas biograficas convergentes, como formagédo na area da

saude, vivéncia pessoal com doencas raras ou deficiéncias, ou ainda um histérico de

atuacao publica voltado a defesa dos direitos dessas populacoes.

5.2 Medicamentos em destaque nas proposic¢oes legislativas

Dinamica similar foi observada nas discussdes legislativas referentes ao

acesso a medicamentos destinados ao tratamento de doencgas raras. Nessas

proposic¢oes, o foco central recai sobre a garantia do acesso em diferentes etapas,
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desde o processo de incorporacéo e disponibilizacdo no Sistema Unico de Saude até
questdes relacionadas ao desabastecimento. Nao houve concentragao expressiva de
iniciativas direcionadas a uma doencga especifica; contudo, a Atrofia Muscular
Espinhal e a Mucopolissacaridose foram as condi¢ées que reuniram o maior numero
de medicamentos, com trés cada. Destaca-se também que o medicamento
Zolgensma® (onasemnogene abeparvoveque) foi o mais mencionado, em razao de
ter sido o primeiro farmaco aprovado no pais sob o0 modelo de compartilhamento de
risco e por ter demorado de ser disponibilizado. O quadro 2 apresenta a relagao dos
medicamentos que foram objeto de discussdo parlamentar no periodo analisado,
totalizando 18 medicamentos citados em diferentes proposi¢des legislativas e
justificativas, sendo 9 Medicamentos bioldgicos, 3 Terapias avancadas e 6

medicamentos novos.

Quadro 2: Lista de medicamentos discutidos e suas justificativas.

Medicamento Tratamento Tecnologia Proposicao Objetivo
Zolgensma® Atrofia Muscular | Terapia avangada | PL5253/2020; | Pedido de
Espinhal tipo . RIC783/2020; | incorporagdo no
(onasemnogene INC297/2020; | SUS e atrasos
abeparvoveque) REQ286/2021; | na
REQ148/2022; | disponibilizagao
RIC4426/2024
Zavesca® Gaucher tipo 1 e | Medicamento RIC 4301/2024 | Atualizagdo do
Niemann-Pick tipo | Novo Protocolo
(Miglustate) C Clinico e
Diretrizes
Terapéuticas
Elevidys® Distrofia Muscular | Terapia avangada | REQ 33/2024 | Obter
de Duchenne informagdes
(delandistrogene sobre o]
moxeparvoveque) andamento do
registro do
medicamento
Evrysdi® Atrofia Muscular | Medicamento PL2300/2021 Pedido de
Espinhal Novo inclusdo no SUS
(risdiplam)
Spinraza® Atrofia Muscular | Medicamento PL 10377/2018 | Pedido de
Espinhal (AME | Novo incluséo
(nusinersena) 5q) tipos Il e lII. acelerada no
SUS



https://www.camara.leg.br/proposicoesWeb/fichadetramitacao?idProposicao=2265577
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Brineura® Lipofuscinose Medicamento REQ103/2022 | Audiéncia
ceroide neuronal | Bioldgico publica para
(alfacerliponase) tipo 2 esclarecimentos
da incorporagao
Ofev® Fibrose pulmonar | Medicamento INC240/2024 Incluséo do

(nintedanibe)

idiopatica

Novo

Nintedanibe e
disponibilizagéo
no SUS

Luxturna®

(voretigeno
neparvoveque)

Amaurose
congénita
Leber

de

Terapia avangada

INC 695/2023

Solicitamos a
disponibilizagéo
do medicamento
para o usuario
Davi e
sugerimos
avaliar a
inclusdo desse
tratamento SUS

Imunoglobulina Polineuropatia Medicamento INC 691/2023 | Pedido de

humana Inflamatéria Biolégico inclusao na
demielinizante RENAME
crénica

Trikafta© Fibrose cistica Medicamento INC 1258/2022 | Inclusdo deste

(elexacaftor, tezaca
ftor e ivacaftor)

Novo

medicamento no
protocolo

Voxzogo®© Acondroplasia Medicamento RIC 1504/2023 | Desabastecime
Biolégico nto
(vosoritida)
Doenca de | Medicamento REQ 43/2021 Diante da nao
MYOZYME® Pompe Biolégico recomendacéo,
propomos uma
(alfa-alglicosidase) audiéncia
publica para
discutir a
inclusdo
Vimizim® Mucopolissacarid | Medicamento PL 605/2020 obrigar o
oses do tipo VI Bioldgico Sistema Unico
(alfaelosulfase) de Saude a
fornecer

medicamentos

Naglazyme®

(galsulfase)

Mucopolissacarid
oses do tipo VII

Medicamento
Biolégico

RIC1976/2023

Desabastecime
nto

Radicava®

(edaravona)

Esclerose Lateral
Amiotroéfica

Medicamento
Novo

REQ 6/2016

Possibilidade de
registro e
producgao, no
Brasil



https://www.camara.leg.br/proposicoesWeb/fichadetramitacao?idProposicao=2318850
https://www.camara.leg.br/proposicoesWeb/fichadetramitacao?idProposicao=2238868
https://www.camara.leg.br/proposicoesWeb/fichadetramitacao?idProposicao=2087623
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(eculizumabe)

Aldurazyme® Mucopolissacarid | Medicamento RIC 3707/2018 | Desabastecime
oses Biologico nto

(laronidase)

Soliris® Hemoglobinuria Medicamento RIC Desabastecime
Paroxista Noturna | Biologico 3.535/2018 nto

Benlysta®

(Belimumabe)

Lupus
Eritematoso
Sistémico

Medicamento
Biolégico

REQ 171/2017

Inclus&o no rol
de
procedimentos
cobertos pelos
planos de
saude.

Fonte: Autora (2025).

5.3. Analise das proposi¢des pos-institucionalizacdo da Politica Nacional de Doencas

Raras.

A categorizacdo de acordo com as categorias de acesso a medicamentos de

alto custo definidas pela OPAS possibilitou classificar cada proposi¢ao conforme sua

justificativa e a forma como propde reduzir as barreiras de acesso aos medicamentos.

Essa categorizagéo possibilitou identificar e agrupar os diferentes tipos de barreiras

abordadas, permitindo compreender quais dimensdes do acesso tém recebido maior

atencao e debate por parte do Poder Legislativo.

Figura 8:Distribuicdo das proposicdes legislativas segundo as barreiras de acesso.

50

40

30

20

10

1. Problemas de
Pesquisa e
Desenvolvimento
de medicamentos

2. Problemas de
disponibilidade

Fonte: Autora (2025).
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A analise das proposi¢des legislativas revela que a maior concentragao de
iniciativas parlamentares esta voltada as limitagdes dos servicos de saude (41
proposi¢cdes). Esse resultado demonstra uma preocupagédo do Legislativo com as
falhas estruturais e operacionais do Sistema Unico de Saude, especialmente no que
diz respeito a organizacéao, gestao e efetividade das politicas voltadas ao atendimento
de pacientes com doengas raras.

Em seguida, observa-se destaque para os problemas de disponibilidade de
medicamentos (20 proposigdes), refletindo a atengcdo dos parlamentares as
dificuldades de incorporagao, registro e aquisicdo de terapias de alto custo. As
limitagdes no sistema de fornecimento (14 proposicdes) e as limitagdes na
acessibilidade (12 proposi¢cdes) também foram tematicas relevantes, indicando a
preocupagao com o0s entraves logisticos e burocraticos que comprometem a
distribuicdo e o acesso continuo aos medicamentos.

Por fim, os problemas relacionados a pesquisa e desenvolvimento de
medicamentos (11 proposi¢gdes) aparecem em menor propor¢ao, mas ainda assim foi
uma pauta discutida em todos os anos. Dando continuidade, a fim de contemplar o
terceiro objetivo especifico, a analise feita pelo software IRaMuTeQ permitiu identificar
e interpretar os posicionamentos dos autores, classificando as maiores ocorréncias de
palavras que dao sentido as suas respectivas classes.

O processamento resultou na formacdo de cinco classes de palavras,
produzidas a partir das 98 proposi¢cdes legislativas selecionadas, os quais 505
formaram os segmentos de texto. Destas, 409 foram aproveitadas na analise,
correspondendo a 81% do total de segmentos de texto considerados. De acordo com
Camargo (2013), esse percentual de retencéo € indicativo de consisténcia e qualidade
na analise, uma vez que o software recomenda indices minimos de aproveitamento
entre 70% e 75% para assegurar a representatividade e a confiabilidade dos
resultados obtidos. A analise resultou em 17.394 ocorréncias de palavras. As cinco

classes serdo discutidas a seguir (Figura 9).
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Figura 9:Dendograma da Classificagdo Hierarquica Descendente (CHD) do corpus das proposicdes
Legislativas referente ao acesso a medicamentos para doencas raras.

Analise tematica das proposigdes legislativas
referentes a medicamentos para doengas raras

quuer‘:e;tfjs L?E{Slam’os: Atribuigdes do Governo Salde como direito Projetos de Lei: As alteragdes
5 verdadeiros interesses do regulamento
Classe 1(276%) Classe 3 (21,8%) Classe 4 (23%) Classe 5 (14,2%) ) C!HSSE 2(13,4%) .
Debatepl.iblicu_ eincorpo_ragéude Responsabilidade estatal no 0 medicamento como Judicializacio e qarantia do Flna_nclamentoecustelude
tecnologias em satide fornecimento de medi ) expressa dodireitnés‘al‘ldey dlrei(l;o ésgl.ide medicamentos de alto custo
Palavra x % Palavra X % Palavra X% Df-‘alfatvra x % R Paiavra x %
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Sociedade civil 50 666 | |Garantir 97 448 icaz 29,4 90,9 Justica 248 750 Financiamento 26.0 100
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Anvisa 180 100 | | Zolgensma 136 55,0 || Comercializagio 158 85,7 5 (LR G ! \
p<0,0001 p<0,0001 5<0,0001 p<0,0001 p<0,0001

Fonte: Produzido pela autora a partir dos dados obtidos na andlise do soffware Iramuteq (2025).

A analise de Classificagao Hierarquica Descendente (CHD) dividiu o corpus em
quatro grandes reparticdes, sendo que uma delas se desdobrou em duas classes,
enquanto as demais resultaram em uma classe cada, totalizando cinco classes. Cada
classe € composta por um conjunto de palavras que, em associacado, definem o
sentido tematico predominante de seu conteudo. Essa distribuicao baseia-se no valor
de significancia estatistica (p), o qual expressa a probabilidade de que a ocorréncia
de determinada palavra em uma classe tenha ocorrido de forma aleatdria.

Assim, quanto menor o valor de p, maior € a for¢ca da associacao lexical entre
o termo e a classe. No presente estudo, foram observadas palavras com p < 0,001,
indicando associagdes altamente significativas e evidenciando que os termos
identificados estdo fortemente relacionados ao conteudo tematico das respectivas
classes, atuando como marcadores lexicais relevantes para a interpretacdo dos
resultados.

A primeira repartigéo, intitulada “Requerimentos Legislativos: os verdadeiros
interesses”, originou a Classe 1 (27,6%), relacionada aos debates e audiéncias
publicas voltados a incorporacédo de tecnologias em saude. A segunda repartigéo,
denominada “Projetos de Lei: as alteragdes do regulamento”, deu origem a Classe 2
(13,4%), que aborda questdes de financiamento e custeio de medicamentos de alto

custo. A terceira reparticao, referente as “Atribuicdées do Governo”, resultou na Classe
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3 (21,8%), associada a responsabilidade estatal no fornecimento de medicamentos.
Por fim, a ultima reparticao, intitulada “A saude como direito”, originou a Classe 4
(23%) e a Classe 5 (14,2%), vinculadas, respectivamente, a representagcdo do
medicamento como componente essencial do direito a saude e a judicializagdo como

instrumento de garantia desse direito.

5.3.1 Debate publico e incorporagcdo de medicamentos.

A Classe 1 evidenciou as justificativas que motivaram a formulagdo de
requerimentos de audiéncias publicas. Destacam-se os termos “audiéncia publica’,
“sociedade civil”, “informacgdo”, “incorporacdo”, “Ministério da Saude” e “Anvisa”, que
compdéem o nucleo lexical dessa classe. Observou-se que tais audiéncias foram
propostas com o intuito de obter esclarecimentos institucionais e cobrar
posicionamentos formais sobre os processos de incorporagao e nao incorporacgao de
medicamentos destinados ao tratamento de doencgas raras. O Legislativo direciona
essas demandas, principalmente, ao Ministério da Saude, em virtude de atrasos na
disponibilizagdo de tecnologias no Sistema Unico de Salde, e também & Anvisa,
considerando seu papel regulatorio na autorizagcido e avaliagado desses produtos. Um
aspecto relevante identificado € a inclusao recorrente de representantes da sociedade
civil, especialmente de associa¢des de pacientes, cujos depoimentos sao utilizados
para ilustrar o impacto do ndo acesso as tecnologias e refor¢ar a dimensao humana e
social do problema.

[..JA CONITEC, recomendou em seu relatorio preliminar, a nao
incorporagao do unico medicamento para a mucopolisssacaridose do tipo
VII. Para o geneticista e pesquisador Roberto Giugliani, os estudos
clinicos comprovam que o medicamento ¢é eficiente e seguro. Diante desta
instabilidade dos pareceres técnicos do Ministério de Saude e
reconhecendo as necessidades das familias e, o alto custo dos
medicamentos € que apresentamos o presente projeto que obrigara o SUS
a providenciar o suprimento de remédios necessarios [...] (Dep. Rejane
Dias, 2020)

[...] Vimos sugerir a urgéncia do posicionamento a respeito do andamento
da incorporacéo no SUS [...] (Dep.Carlos Henrique Gaquim, 2022)

[...] Tem por finalidade de aprimorar a composi¢ao da CONITEC para
assessorar a incorporagéo [...] (Dep. Rosangela Mouro, 2023)

[...] Faz-se necessario a realizagéo de audiéncia Publica para dar agilidade
no registro do medicamento Elevidys. (Dep.Pinheirinho, 2024)

[..] Necessidade de fomentar a participagcdo da sociedade civil no
processo de decisdo [...] (Dep. Silvia Cristina, 2021)
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Identificou-se, ainda, um conjunto de proposi¢des voltadas a aceleragéo e, em
alguns casos, a obrigatoriedade da incorporagdo de medicamentos no ambito do
Sistema Unico de satde, o que representa um ponto de tensdo recorrente, sobretudo
quando o Legislativo propde interferir diretamente nas atribuigbes da Agéncia
Nacional de Vigilancia Sanitaria relativas a avaliacdo e aprovagao de tecnologias em

saude. Essa tendéncia pode ser ilustrada por diferentes posicionamentos, tais como:

“[...] ha que se reconhecer a ineficiéncia da agéncia quando o assunto é
o registro de medicamentos inovadores no Brasil. © (Dep. Julio Delgado,
2014)

“[...] Altera a Lei para liberar e autorizar o registro de medicamento
estrangeiro destinado ao tratamento de doengas raras. A morosidade no
procedimento do registro acaba ceifando varias vidas em virtude de uma
burocracia administrativa realizada pelo 6rgéo responsavel “ (Dep. Rose
de Freitas, 2017)

“[...] Impor procedimento mais célere para a incorporagdo ao Sistema
Unico de Saude de medicamentos que tratem doengas raras.” (Dep.
Felipe Bornier, 2018)

“[...] Este projeto de lei pretende simplificar alguns aspectos da legislacao
de registro de medicamentos, de forma a permitir trdmites mais acelerados
em determinadas situacdes “. (Dep. Hiran Gongalves, 2019)

“[...] Aprimorar a composicdo da CONITEC. pretendemos ampliar a
capacidade de analise do colegiado, bem como conferir maior celeridade
aos processos em curso . (Dep. Rosangela Moro, 2023)

Os segmentos de texto que compdem essa classe evidenciam um
tensionamento institucional entre o Poder Legislativo e o Poder Executivo no tocante
as questbes de regulamentagdo e incorporagdo de tecnologias em saude. As
audiéncias publicas emergem, nesse contexto, como instrumentos politicos de
mediacdo e visibilidade, por meio dos quais os parlamentares expressam seus
posicionamentos e buscam influenciar as decisdes técnicas das instancias
responsaveis, como a Anvisa e a Conitec. Observa-se, contudo, que tais
posicionamentos, em diversos casos, contrapdem-se aos critérios técnico-cientificos
empregados por essas agéncias, revelando a existéncia de conflitos entre argumentos

de ordem técnica e demandas de natureza politica e social.

5.3.2 Financiamento de medicamentos de alto custo
A Classe 2 agrupou proposigdes voltadas, predominantemente, a busca de

recursos para o financiamento de medicamentos destinados ao tratamento de
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doengas raras, reconhecidos por seu alto custo. Além disso, contemplou iniciativas
que propdem alternativas para a redugao dos pregos desses medicamentos,
destacando-se entre elas o incentivo a pesquisa e a produgdo nacional como
estratégia para ampliar o acesso e fortalecer a autonomia do pais nesse setor.
Destacam-se os termos “Recursos”, “doagédo”, “Financiamento”, ’Fundo Nacional”,
“Alto custo” e “Produgéo”.

[...] Este Projeto de Lei tem por objetivo destinar recursos do Fundo

Nacional de Saude para a compra de medicamentos de alto custo [...].
(Dep. Junior Ribeiro, 2021)

[...] E necessario aumentar o financiamento de pesquisas e producdo de
medicamentos destinados ao tratamento de doengas raras [...]. (Dep.
Juninho do Pneu, 2024)

[...] A proposta visa alterar a Constituicdo Federal para conceder
imunidade tributaria as operagdes de medicamentos destinados ao
tratamento de doencas raras [...]. (Senadora. Damares, 2023)

[...] Institui o Programa de apoio as campanhas de doagdes para aquisi¢ao
de medicamentos de alto custo [..] (Dep. Lucas Redecker, 2021)

A maioria dos Projetos de Lei teve como objetivo viabilizar a aquisi¢ao de
medicamentos por meio de doagdes, arrecadagdes e isencgdes fiscais. Essa classe
reuniu um conjunto expressivo de proposi¢des voltadas ao investimento em pesquisa
clinica e na produgédo nacional de medicamentos, com o propésito de reduzir a
dependéncia externa e, consequentemente, diminuir os custos dos medicamentos

importados.

5.3.3 Responsabilidade estatal no fornecimento de medicamentos.

Esta classe 3 evidenciou como o legislativo reconhece a atuag¢ao do Estado na
formulacao de politicas publicas para garantir o acesso. No entanto, o posicionamento
evidenciou que o problema nao seria financiamento, mas gestdo de recursos.
Destacam-se os termos “Governo”, “Garantir’, “fornecimento”, “falta”, “problema”

“Zolgensma”.

[...] A falta ou a demora na incorporagéo de produtos inovadores no SUS
que ja estéo registrados, traz prejuizos inestimaveis aos pacientes com
doencas raras [..] (Dep. Marreca Filho, 2021)

[...] A ndo garantia do fornecimento adequado do Zolgensma, o Governo
esta colocando em risco a vida de varias criangas, precisa tomar medidas
urgentes para corrigir esse erro para nao ter mais atrasos [...] (Dep,
Gustavo Gayer, 2024)
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[...] O Ministério da Saude tem recursos suficientes para garantir o
fornecimento continuo do Zolgensma. Essa terapia deveria estar
disponivel a um ano e meio, mas a atual gestdo descumpre a portaria. A
falha no cumprimento indica grave erro de gestédo de recursos publicos e
uma falta de responsabilidade por parte do Governo [...] (Dep.Gustavo
Gayer, 2024)

[...] E irrefutavel a existéncia de uma grande lacuna entre as necessidades
e o0 que realmente é entregue a populagdo pelo Governo [..]. (Dep.
Rosangela Mouro, 2024)

Observa-se, por meio das falas dos parlamentares, que ha uma cobranga em
relacdo ao posicionamento do Governo quanto a disponibilidade dos medicamentos,
uma vez que é dever do Estado garanti-los a populagédo. Como exemplo recorrente,
cita-se 0 medicamento Zolgensma, cuja disponibiliza¢do ultrapassou o prazo estimado
de 180 dias, tornando-se, assim, objeto de questionamentos e criticas por parte dos

legisladores.

5.3.4 O medicamento como expresséo do direito a saude

A classe 4 integra a reparticao que trata da garantia do direito fundamental a
saude, conforme estabelecido pela Constituicdo Federal. Essa classe agrupou termos
como ‘necessario”, “eficaz”, ‘paciente”, “promover”, “medicamentos” e
“comercializagdo”. O conteudo evidenciou discussdes voltadas ao registro e a
comercializagdo de medicamentos, compreendidos como instrumentos essenciais

para a efetivacao do direito a saude.

[...] E importante o esforgo do Poder Executivo para cumprir o registro dos
medicamentos como primeiro passo para a comercializagdo e
consequentemente acesso dos pacientes ao tratamento [...] (Dep.
Geninho Zuliani, 2020)

[...] E necessario garantir que os pacientes tenham acesso a quaisquer
medicamentos comercializados em outros paises, inclusive aqueles que
nédo sdo classificados como medicamentos novos ou experimentais [...].
(Dep. Rose de Freiras, 2017)

[...] O acesso a medicamentos por estes pacientes é extremamente dificil.
A maioria dos medicamentos 6rfaos sequer faz parte da Relagdo de
Medicamentos Essenciais [...] (Dep. Rejane Dias, 2019)

As falas dos parlamentares expressam uma preocupagao comum com as
barreiras de acesso aos medicamentos para doencas raras, destacando a
necessidade de acgdes efetivas do Poder Executivo para garantir o registro, a
comercializacdo e a disponibilidade desses tratamentos no pais. Os discursos

enfatizam que o processo regulatério € etapa essencial para o acesso terapéutico, e
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apontam que muitos medicamentos 6rfaos ainda ndo integram a Relagéo Nacional de
Medicamentos Essenciais (RENAME), o que reforga as desigualdades no tratamento
dessas enfermidades. Dessa forma, esta classe evidencia o entendimento de que o
acesso aos medicamentos constitui um meio concreto de efetivagcdo do direito a

saude, conforme previsto na Constituicdo Federal.

5.3.5 Judicializagdo e garantia do direito a saude

A classe 5 aborda de forma mais aprofundada a tematica do direito a saude,
destacando como a judicializagdo tem se consolidado como uma alternativa
recorrente para que pessoas com doengas raras obtenham acesso aos medicamentos

necessarios ao tratamento. Essa classe reuniu termos como ‘“direito”, “cidadédo”,

“justica”, “integralidade”, “garantia” e “proteg¢éo”.
[...] O acesso a medicamentos para doengas raras esbarra em primeiro
lugar na falta de protocolo clinico terapéutico. Com isso, muitos pacientes
recorrem ao Poder Judiciario, o que tem causado grande impacto
financeiro para o poder publico. E preciso ter uma dispensacéo imediata e
ininterrupta para evitar atrasos dos medicamentos para garantir o direito
constitucional [...] (Dep. Fausto Pinato, 2016)

[...] Dispbe sobre a concesséo judicial de medicamentos ndo incorporados
ao SUS, em casos especificos e urgentes, visando garantir o direito a
saude [...] (Dep. Juninho do pneu, 2024)

[...] O Sistema Unico de Saude deve atuar como facilitador na protecéo
dos pacientes com doengas raras e remover todos os obstaculos para
adequada concretizagdo do direito a saude [...] (Dep. Murilo Galdino,
2023)

[...] Nao menos importante é corrigir a inversdo do 6nus de mé atuacao da
Comissao Nacional de Incorporagao de Tecnologias no Sistema Unico de
Saude atribuida ao paciente cidadao pelas decisées do supremo tribunal
federal entendemos que os referidos posicionamentos judiciais ndo devem
ter o condao de inviabilizar o deferimento judicial para situa¢des razoaveis
e de comprovada necessidade. (Dep. Rosangela Mouro, 2024)

[...] Critérios deveriam ser estabelecidos por lei para que os cidaddos nao
tivessem a necessidade de recorrer a justica para ter acesso a
medicamentos imprescindiveis a sua saude [...] (Dep. Marina Santos,
2019)

[...] Nem sempre a integralidade da atencao é garantida para os pacientes
com doencas raras [...]. (Dep. Marreca Filho, 2021)

Com base nas citagcbes apresentadas, € possivel identificar que os
parlamentares demonstram uma preocupacdo recorrente com o0s entraves
enfrentados por pacientes com doencas raras no acesso a medicamentos,

destacando a insuficiéncia de protocolos clinicos e a auséncia de politicas eficazes de
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incorporacdo e fornecimento de terapias no Sistema Unico de Saude. As falas
convergem para a constatacao de que, diante dessas lacunas, a judicializagao se
torna uma alternativa frequentemente utilizada pelos pacientes para assegurar o
direito constitucional a saude, mas que n&o seria a melhor alternativa devido ao
impacto orgcamentario que isso ocasiona. Em sintese, as proposi¢cdes expressam a
necessidade de fortalecer a efetividade das politicas publicas e reduzir a dependéncia
de decisdes judiciais como unico meio de garantir o acesso a terapias essenciais para

doencas raras.
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6. DISCUSSAO

A analise politica centra seu foco nos atores e processos politicos, enfatizando
aspectos como os valores e interesses envolvidos no jogo politico, as interagdes entre
os atores, a arquitetura de poder e a tomada de decisdes permeada por conflitos e
negociacdes (Esperidiao, 2018). Sob essa perspectiva, a discussdo dos resultados
busca compreender de que forma essas dindmicas se manifestam nas proposicoes
legislativas relacionadas ao acesso a medicamentos para doengas raras,
evidenciando os diferentes posicionamentos e motivagdes que orientam a atuacao
parlamentar.

No periodo pds-Constituinte, o Poder Legislativo passou a desempenhar um
papel cada vez mais relevante na efetivacdo do direito a saude, assumindo-se como
ator central na formulagao das leis que orientam e estruturam a politica de saude no
pais (Costa et al., 2016). Nos ultimos anos, entretanto, observa-se uma mudanca
ainda mais expressiva no padrao de atuagao do Congresso Nacional, que passou a
assumir um papel mais ativo e propositivo na agenda de saude, ampliando sua
influéncia sobre processos regulatorios e decisorios (IPEA, 2023).

A luz dos resultados apresentados, nota-se que os grupos A (funcdo de
modificar o ordenamento juridico) e B (promogao de debates e audiéncias), enquanto
instrumentos formais de atuagao legislativa, tiveram papel significativo na construgao
da agenda relacionada ao acesso a medicamentos para doengas raras. O destaque
para o Grupo A, especialmente pelo maior numero de projetos de lei identificados,
pode ser interpretado a luz do argumento de Gomes (2024), segundo o qual cabe ao
Legislativo a responsabilidade de inovar o ordenamento juridico e constitucional,
vinculando os demais poderes aos dispositivos legitimamente aprovados pelas Casas
Legislativas. Nesse sentido, o protagonismo legislativo revela nado apenas maior
engajamento, mas também maior capacidade de direcionar os rumos das politicas de
saude, inclusive no campo sensivel e estratégico das doencas raras.

Embora a maioria dos projetos de lei nao tenha sido aprovada ou permaneca
em tramitagao, estudos de Almeida (2016; 2017) apontam que a iniciativa parlamentar
cresceu de forma expressiva em comparacao a do Executivo nos ultimos anos. Freitas
(2013) e Zumi (2017) mostram que, ainda que o Executivo mantenha maior
capacidade de converter propostas em lei, parte significativa de suas iniciativas
incorpora conteudos originalmente formulados pelos parlamentares. Isso revela que,

mesmo quando ndo sdo aprovados, os projetos de lei do Congresso exercem
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influéncia relevante na conformacdo do ordenamento juridico e constitucional,
contribuindo para moldar debates, orientar decisdes e abrir caminho para mudancas
normativas futuras.

O grupo B também apresentou um numero expressivo de iniciativas, refletindo
a realizacao de diversas audiéncias publicas sobre doengas raras. Conforme Luz
(2024), esses eventos constituem espagos democraticos essenciais, ao promoverem
o dialogo entre parlamentares, gestores publicos, representantes da industria,
especialistas e cidadaos. Nessa perspectiva, Vilaro e Cireita (2017) ressaltam que as
audiéncias publicas sdo etapas fundamentais, e muitas vezes indispensaveis, na
formulacao de politicas publicas, fortalecendo o carater participativo e deliberativo da
democracia. No contexto das doencas raras, essas audiéncias tém se mostrado
instrumentos estratégicos para ampliar a visibilidade social do tema, facilitar o
intercambio de experiéncias entre os diferentes atores e impulsionar a elaboragao de
propostas legislativas voltadas a garantia do direito a saude e ao acesso a
tratamentos.

Ao analisar sob a perspectiva partidaria, os dados indicam que a filiacdo
partidaria ndo se apresenta como um fator determinante para a proposicdo de
iniciativas relacionadas as doencgas raras. Esse resultado revela a possibilidade de
cooperagao entre grupos politicos com orientagdes ideologicas distintas, evidenciando
a transversalidade do tema no espectro politico. Segundo Pascarelli (2022), a pauta
das doengas raras segue um caminho distinto daquele apontado pela literatura sobre
a atividade legislativa. Coradini (2010) ressalta que isso ocorre porque a agenda
legislativa relacionada as doencas raras esta associada a percepgao benevolente e/ou
caritativa atribuida a essas doencgas e as deficiéncias no debate publico.

Em consonancia com esses estudos, a partir do levantamento das biografias
disponiveis, observou-se que os parlamentares mais propositivos compartilham
caracteristicas biograficas convergentes, como formagao na area da saude, vivéncia
pessoal com doencgas raras ou deficiéncias, ou ainda histérico de atuacdo publica
voltada a defesa dos direitos dessas populagdes. Uma das teorias desenvolvidas para
explicar esse comportamento do Legislativo é a teoria informacional, que parte da
premissa de que os deputados tendem a integrar comissdes nas quais sua expertise
seja mais bem aproveitada, qualificando o trabalho legislativo e potencializando

ganhos eleitorais (Nascimento, 2012).
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Souza (2019), ao analisar o perfil dos agentes legislativos, identificou que
elementos como empatia, trajetéria pessoal, experiéncia de vida e formacéao
académico-biomédica contribuem para conferir uma validacado cientifica as suas
atuacgdes, configurando-se como um componente de exercicio de poder no controle
das proposicoes legislativas. Essa combinacdo de fatores ndo apenas legitima a
autoridade técnica desses parlamentares, mas também reforca sua imagem de
profissionais engajados, especialmente em pautas relacionadas a saude.

Nesse sentido, observa-se que os elementos biograficos parecem exercer
influéncia direta sobre o engajamento e a sensibilidade desses agentes politicos em
relagdo a tematica das doengas raras, uma vez que experiéncias pessoais e
profissionais tendem a agugar a percepgado das lacunas existentes nas politicas
publicas de saude, impulsionando a busca por aprimoramentos normativos e
institucionais.

Os resultados ainda evidenciaram que houve um crescimento de interesse em
torno das doencas raras no cenario politico e social. De acordo com Neto e Teixeira
(2022), esse aumento pode ser atribuido a diversos fatores, entre eles o
reconhecimento da relevancia das doencas genéticas, a ampliacdo da demanda por
pesquisa e desenvolvimento de tecnologias diagndsticas, o acesso a medicamentos
orfaos e a busca pela garantia de um atendimento integral. Tais elementos refletem
transformacdes significativas no campo do direito a saude e indicam processos
concomitantes de fortalecimento das redes de atores e instituicbes voltadas as
doencas raras, bem como de amadurecimento gradual do sistema de saude.

Além disso, esse reconhecimento também foi impulsionado pela mobilizagao
de associagdes de pacientes e familiares que, organizadas em redes colaborativas,
consolidam vinculos e conexdes que favorecem o intercambio de informagdes, o apoio
mutuo e o fortalecimento coletivo (Moreira et al., 2018). No Brasil, esse movimento
ganhou maior visibilidade em 2018, com a sanc¢ao da Lei n° 13.693, originada no
Congresso Nacional a partir do Projeto de Lei do Senado n°® 159/2011, de autoria do
ex-senador Eduardo Suplicy.

Essa legislagao representou um marco importante ao instituir o Dia Nacional de
Doencas Raras, com o propésito de promover a conscientizagdo social, estimular o
debate publico e ampliar a visibilidade das pessoas afetadas por essas condicdoes
(Brasil, 2018). Em 2020, o entao Presidente da Republica sancionou a Lei n°® 14.154,
que ampliou o nimero de doencas rastreadas pelo teste do pezinho no Sistema Unico
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de Saude. A nova legislagao teve origem no Projeto de Lei n°® 5043/2020, de autoria
do deputado Dagoberto Nogueira (PDT-MS) e de outros parlamentares,
representando um avango significativo na detec¢do precoce de doencgas raras e
genéticas no pais.

Em 2019, por iniciativa da senadora Mara Gabrilli, a Comissdo de Assuntos
Sociais (CAS) do Senado Federal aprovou a criagdo de uma Subcomissao Especial
de Doengas Raras, de carater temporario, com o objetivo de acompanhar e aprimorar
as politicas publicas voltadas as pessoas com doencas raras. Em 2023, essa iniciativa
foi consolidada com a criacdo da Subcomissdo Permanente de Direitos das Pessoas
com Doencas Raras (CASRaras), que passou a atuar de forma continua na promocgao,
monitoramento e aprimoramento das Politicas Publicas relacionadas ao tema. Diante
disso, esses marcos regulatérios demonstram um crescente interesse em torno das
doencgas raras, 0 que converge com o0s resultados desta pesquisa, que evidenciaram
uma intensificagao desse debate, especialmente a partir de 2018.

A discussao legislativa ndo se concentrou em um unico tipo de medicamento
ou enfermidade rara, abrangendo uma diversidade de tecnologias e temas. No
entanto, observa-se que o maior nimero de proposicdes esteve relacionado a atrofia
muscular espinhal (AME) e as mucopolissacaridoses (MPS). A énfase legislativa
nessas doencas decorre da conjuncdo entre sua elevada gravidade clinica, o
surgimento de terapias inovadoras e de alto custo, como o Nusinersena (Spinraza®)
e o Zolgensma® (onasemnogene abeparvoveque), diferentes acordos de
incorporagdo como o compartilihamento de risco e a intensa mobilizagdo social
(Caetano et al., 2019; Diniz et al., 2012).

Analises recentes sobre o fortalecimento das redes de atores e instituicoes
voltadas as doencas raras destacam que a visibilidade midiatica e a atuagao de
associagdes de pacientes funcionam como motores da agenda publica, reforgando o
carater simbdlico e politico dessas demandas (Cunico et al., 2023). As associa¢des
de pacientes e familiares dessas doencas, particularmente no caso da AME e da MPS
destacam-se por sua capacidade de articulagdo, mobilizagcdo e pressao politica
legitima, exercendo influéncia significativa sobre o processo decisoério e a formulagao
de politicas de saude voltadas as doengas raras (Lima et al., 2018).

Entre os medicamentos mencionados, o Zolgensma® (onasemnogene
abeparvovec) apareceu como uma palavra importantes, pois destacou-se por gerar

ampla repercussdo no ambito legislativo, impulsionando debates e proposigdes
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voltadas tanto a sua incorporagdo no Sistema Unico de Saude, especialmente sobre
0 mecanismo de incorporagao tecnologica, quanto a analise dos entraves
relacionados ao fornecimento do tratamento. Observou-se atraso superior a 180 dias
apds a decisao de incorporacdo, contrariando o prazo estabelecido pelo art. 25 do
Decreto n° 7.646/2011, o que intensificou a mobilizacdo de parlamentares,
associagdes de pacientes e familiares em busca de solugbes para garantir o acesso
efetivo a terapia, sendo que o mesmo so foi de fato disponibilizado em 2025.

Segundo dados do Ministério da Saude, o governo federal desembolsou
aproximadamente R$ 457 milhdes em agdes judiciais relacionadas ao medicamento
entre 2023 e 2024, configurando-se como uma das maiores despesas federais com
judicializagdo nesse periodo (Brasil, 2024c). A demora na efetivagdo da oferta foi
atribuida a uma série de barreiras estruturais e técnico-regulatérias, entre elas o prego
extremamente elevado, a época, considerado o medicamento mais caro do mundo,
as discussdes sobre eficacia e seguranca clinica conduzidas pela Comissao Nacional
de Incorporagéo de Tecnologias no SUS (CONITEC), as negociagbes complexas de
preco e compartilhamento de risco com a farmacéutica Novartis e a necessidade de
defini¢cao de critérios clinicos rigorosos para elegibilidade dos pacientes (Guimaraes,
2023; Carlini, 2024; Dos Santos, 2025).

Esses fatores refletem o desafio de conciliar sustentabilidade
orcamentaria, equidade e inovacdo no contexto das politicas publicas de doencas
raras (Aquino et al., 2025), demonstrando como o caso do Zolgensma® se tornou
emblematico da tensdo entre o avanco cientifico e os limites financeiros e
institucionais do Sistema Unico de Saude.

E relevante destacar que, embora a maior parte das solicitacbes de
incorporagao encaminhadas a CONITEC tenha recebido deciséo favoravel, o efetivo
acesso aos tratamentos pode apresentar barreiras significativas. Dificuldades
relacionadas ao financiamento, a logistica, a distribuicdo e ao abastecimento sao
recorrentes nas farmacias do Componente Especializado da Assisténcia
Farmacéutica, comprometendo a disponibilidade dos medicamentos e,
consequentemente, a continuidade terapéutica dos usuarios (Biglia et al., 2021).

Diante das barreiras de acesso identificadas, observa-se que, ao longo da
ultima década, o Poder Legislativo tem buscado atuar de forma continua na redugao
das desigualdades estruturais que comprometem a efetividade das politicas publicas

de saude. A analise das proposi¢des legislativas revela que a maior parte das
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iniciativas foi direcionada ao enfrentamento das limitacbes dos servicos de saude,
como a insuficiéncia de unidades de atendimento, as deficiéncias logisticas na
distribuicdo de medicamentos e a escassez de recursos financeiros, fatores que
comprometem diretamente a disponibilidade e a continuidade dos tratamentos
ofertados pelo Sistema Unico de Saude.

Nesse contexto, destaca-se que o aprimoramento da infraestrutura e da gestao
do sistema publico € um passo essencial para garantir o acesso efetivo a
medicamentos, especialmente os destinados ao tratamento de doengas raras, cuja
distribuicdo demanda maior capacidade técnica e financeira. Conforme apontam Ruas
et al. (2025), os formuladores de politicas devem priorizar o fortalecimento das
estruturas regulatorias, o aumento do investimento em pesquisa e desenvolvimento
(P&D) e a reducdo da dependéncia dos mercados internacionais, de modo a promover
maior sustentabilidade e eficiéncia na assisténcia farmacéutica nacional. Essas
medidas, somadas a um planejamento logistico mais integrado, podem contribuir para
superar os gargalos identificados e consolidar um sistema de saude mais equitativo e
resolutivo.

Sob a otica dos posicionamentos politicos, conforme destaca Esperidiao
(2018), uma analise politica requer a compreensao dos interesses e das posicoes
assumidas pelos atores envolvidos. Nessa perspectiva, a analise tematica das
proposicoes legislativas reforga essa dinédmica de disputa institucional, evidenciando
como o Legislativo se posiciona de diferentes formas diante da regulagdo de
medicamentos para doencgas raras. As classes identificadas pelo IRaMuTeQ revelam
quatro eixos predominantes de argumentacao: o debate publico e a incorporagao de
tecnologias em saude (Classe 1) e o financiamento de medicamentos de alto custo
(Classe 2) apontam para a busca de visibilidade politica e para a aproximagdo com
demandas sociais, especialmente quando o acesso a terapias inovadoras ganha
destaque na midia.

Ja as classes relacionadas a responsabilidade estatal no fornecimento de
medicamentos (Classe 3) e ao medicamento como expressao do direito a saude
(Classe 4) evidenciam a reafirmagao do papel garantidor do Estado. Por fim, a
judicializagao e a garantia do direito a saude (Classe 5) demonstram como o discurso
legislativo tende a se alinhar a uma légica de resposta imediata as pressdes sociais e

judiciais.
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Tradicionalmente, a ANVISA possui autonomia técnica e normativa para
conduzir o processo regulatério de novos medicamentos, o qual envolve rigorosas
analises de segurancga, eficacia e custo-efetividade antes da liberagdo para uso no
pais (Botelho et al., 2015). Essa autonomia é sustentada por sua fungdo normativa,
que lhe confere a capacidade de editar regulamentos e normas técnicas necessarias
a execucao eficaz de suas atividades regulatérias (Barbosa, 2015). Entretanto, os
resultados indicam que o Legislativo, em determinados momentos, buscou intervir
nesse processo, propondo projetos de lei que previam a incorporagdo de
medicamentos ao SUS sem o cumprimento integral dos tramites técnicos
estabelecidos pela agéncia.

Tal dindmica coloca em evidéncia o risco de comprometimento da autonomia
regulatoria e a possibilidade de ocorréncia do fenbmeno conhecido como captura
regulatéria, entendido como a influéncia indevida de interesses politicos ou
econdmicos sobre as decisdes das agéncias, o0 que ameacga sua independéncia e
compromete o interesse publico (Garnica e Kempfer, 2019).

Guerra e Salinas (2018) identificam trés categorias de estratégias legislativas
frequentemente utilizadas para condicionar ou restringir as competéncias normativas
das agéncias reguladoras: (a) iniciativas que impdem limites materiais a atividade
normativa; (b) iniciativas que estabelecem restricdes de ordem procedimental; e (c)
iniciativas de controle a posteriori sobre a atividade regulatéria. Essas categorias
foram identificadas na presente analise, revelando um movimento continuo de disputa
institucional entre o Legislativo, a ANVISA e a CONITEC.

A proposta da deputada Rosangela Moro de alterar a composi¢cao da CONITEC
para incluir um geneticista exemplifica como o Legislativo pode intervir diretamente na
estrutura e no funcionamento da regulagdo em saude. Como argumentam Lima e
Fonseca (2021), esse tipo de movimentagcdo se relaciona a captura regulatéria,
especialmente em sua forma legislativa, quando interesses privados passam a
influenciar indiretamente o processo regulatério por meio de parlamentares que
incorporam essas demandas na formulacdo de normas ou na definicdo de
mecanismos de controle sobre as agéncias.

Trata-se de uma captura intermediaria, caracterizada por alinhamentos
estratégicos entre outros setores como a industria, que pressionam agendas do setor

regulado. Esse conjunto de tensdes revela um ambiente regulatério permeado por
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disputas de poder que fragilizam a autonomia técnica necessaria para decisdes
responsaveis e legitimas.

Salinas (2019) identifica cinco dimensbes de autonomia das agéncias
reguladoras sobre as quais o poder Legislativo busca, em diferentes momentos,
intervir ou exercer influéncia: autonomia orgcamentaria, de pessoal, organizacional,
decisdria (ou processual) e funcional. A autonomia orgamentaria refere-se a
capacidade da agéncia de gerir seus proprios recursos financeiros sem depender
integralmente das decisdes do Executivo ou das emendas parlamentares, o que é
fundamental para garantir independéncia operacional.

A autonomia de pessoal envolve o poder de selecionar, contratar e administrar
servidores e dirigentes, evitando interferéncias politicas que possam comprometer a
tecnicidade das decisdes. Ja a autonomia organizacional diz respeito a liberdade de
estruturar internamente seus orgaos e procedimentos de acordo com as necessidades
de regulacao e fiscalizagao.

A autonomia deciséria ou processual corresponde a capacidade da agéncia de
deliberar e emitir decisdes técnicas com base em critérios cientificos, sem pressoes
externas que deturpem o processo regulatério. Por fim, a autonomia funcional refere-
se ao exercicio das competéncias legais atribuidas a instituicdo, garantindo que sua
atuacdo se dé dentro dos limites da lei, mas sem subordinacdo direta a outros
poderes. Em conjunto, essas dimensdes demonstram que a interferéncia legislativa,
quando motivada por interesses politicos ou ideoldgicos, pode comprometer a
efetividade e a credibilidade técnica das decisdes regulatorias.

Além disso, os debates em torno da regulagdo de medicamentos pelo
Legislativo ndo constituem fendmeno recente. O episddio da liberagcdo dos
anorexigenos, ocorrido entre 2011 e 2014, exemplifica de maneira expressiva as
tensdes historicas entre o poder técnico-regulatério e as disputas politico-ideoldgicas
que atravessam o campo da saude no Brasil. Tal controvérsia revelou o embate entre
mercado, Estado e sociedade civil na definicdo das normas regulatérias e na
delimitacdo das competéncias institucionais (Souza, 2023; Alencar e Paim, 2017).

Nessa perspectiva, observa-se que o Legislativo, ao articular interesses
politicos, econémicos e sociais, pode tensionar a autonomia técnica das agéncias
reguladoras, interferindo diretamente em decisbes que deveriam se pautar
predominantemente em critérios cientificos. Conforme destaca Aragao (2009),

embora as agéncias possuam autonomia normativa, o ambiente regulatorio brasileiro
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ainda é permeado por desafios institucionais e disputas de poder que fragilizam essa
independéncia. No contexto especifico dos medicamentos para doengas raras, em
que as decisdes precisam ser céleres, flexiveis e frequentemente baseadas em
evidéncias limitadas, a intervengédo legislativa pode gerar implicacbes praticas
significativas.

Em todo o mundo, os medicamentos representam uma preocupagao crescente
para os gestores dos sistemas de saude, uma vez que seus custos constituem um dos
componentes mais relevantes e de rapida elevacdo das despesas com cuidados
sanitarios (Caetano et al., 2025). Nesse cenario, as demandas judiciais se ampliaram
a medida que o mercado identificou fragilidades do Estado em assegurar e regular o
direito ao medicamento, concebido como necessidade essencial e garantido pela
Constituicdo Federal e pela Lei n® 8.080/1990 (Alencar e Paim, 2017).

A introdugao continua de novos medicamentos e tecnologias em saude tem
provocado impactos significativos sobre a gestdo dos sistemas publicos e privados,
ao mesmo tempo em que amplia as expectativas sociais por terapias inovadoras
capazes de melhorar a qualidade de vida e aumentar a sobrevida dos pacientes. Esse
processo, embora desejavel do ponto de vista cientifico, impde desafios crescentes
de natureza econdmica e regulatoria, especialmente diante da elevacédo dos custos e
da necessidade de garantir a sustentabilidade do financiamento publico e suplementar
(Retuci; Mendes, 2025; Caetano et al., 2025). Como observa Castro et al. (2022), o
avango tecnolégico em saude tende a produzir uma “assimetria de acesso”, na qual a
incorporagao de terapias de alto custo ocorre de modo desigual e, muitas vezes,
impulsionada por pressdes politicas e judiciais.

Nesse contexto, o0 movimento legislativo identificado na Classe 2 da analise
realizada pelo IRaMuTeQ reflete um esforco de formulacdo de alternativas de
financiamento e custeio para medicamentos de alto custo. Projetos como o do
deputado Julio Cesar Ribeiro (Republicanos/DF), que propde destinar 10% do
orcamento do Fundo Nacional de Saude especificamente para a aquisicdo desses
medicamentos, exemplificam a tentativa de institucionalizar fontes permanentes de
financiamento. De forma complementar, proposi¢cdes de parlamentares como Pedro
Cunha Lima (PSDB/PB) sugerem investimentos em pesquisa e desenvolvimento,
buscando reduzir a dependéncia tecnoldgica e produtiva externa uma preocupagao
coerente com as diretrizes do Complexo Econémico-Industrial da Saude (Gadelha et
al., 2021).
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Ja o deputado Juninho do Pneu (Unido/RJ) chama atencgao para a escassez de
recursos destinados a inovacgao farmacéutica, apontando a necessidade de politicas
estruturadas de fomento tecnoldgico. Conforme argumenta Vieira (2018), a discusséo
sobre sustentabilidade financeira do SUS e incorporagéo tecnologica revela tensdes
entre o direito individual ao acesso e a logica coletiva de alocagao racional de
recursos. Assim, a Classe 2 (“Financiamento e custeio de medicamentos de alto
custo”) expressa a tentativa de o Legislativo intervir nesse equilibrio delicado entre
inovacéao, equidade e viabilidade econémica.

A analise das proposicdes legislativas revelou que o eixo tematico “Saude
como direito” foi amplamente mobilizado nas discussbes do Poder Legislativo
brasileiro, refletindo a forma como os parlamentares interpretam, reivindicam e
operacionalizam o direito constitucional a saude (CF/1988, art. 196).
Dentro desse eixo, emergiram duas classes principais: (4) “O medicamento como
expressao do direito a saude” e (5) “Judicializagcdo e garantia do direito a saude”,
ambas expressando dimensdes politicas e normativas do debate legislativo sobre a
efetivacido desse direito.

A classe 4 “O medicamento como expressao do direito a satude” evidencia que
o Legislativo reconhece o medicamento como simbolo e instrumento de efetivacdo do
direito a saude. Os termos mais frequentes, como “necessario”, “eficaz”, “paciente’,
‘medicamento” e “comercializagcdo”, indicam que as proposicdes parlamentares
associam o0 acesso a medicamentos a garantia material da cidadania e da dignidade
humana. Esse entendimento esta presente nos projetos de lei e discursos
parlamentares que utilizam sempre esse conceito para garantir maior aprovagao e
incorporagao dos medicamentos.

Segundo Vieira (2018), o medicamento é um insumo estratégico do Sistema
Unico de Saude (SUS), cuja disponibilidade e uso racional representam pilares da
efetivacao do direito a saude. Nesse sentido, a Politica Nacional de Medicamentos
(PNM), instituida pela Portaria n°® 3.916/1998, reforca que o acesso universal e
equitativo a medicamentos eficazes e seguros € uma obrigagao do Estado brasileiro.

Essas proposigdes traduzem a compreensdo do Legislativo de que o
medicamento ndo € uma mercadoria qualquer, mas um bem social essencial, cuja
auséncia fere o principio da integralidade da assisténcia (Souza et al., 2024). Tal

perspectiva é coerente com o que tempordo (2003) defende: o medicamento é parte
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constitutiva do direito a saude e deve ser garantido pelo Estado como expresséo
concreta desse direito social.

Além disso, a recorréncia do termo “comercializagdo” nas falas legislativas
reflete a preocupagdo com o equilibrio entre interesse publico e interesses
econdmicos da industria farmacéutica. Conforme argumentam Silva et al. (2020), o
processo de mercantilizagcdo dos medicamentos impde desafios a regulagio estatal e
a sustentabilidade financeira do SUS. O Legislativo, ao discutir a regulacéo de pregos,
a produgao publica e o financiamento de medicamentos, atua como arena de disputa
entre a logica do mercado e a logica dos direitos sociais 0 que confere um carater
eminentemente politico as discussdes sobre 0 acesso.

A classe 5 “Judicializagéo e garantia do direito a saude” revela o modo como o
Legislativo se posiciona diante da crescente judicializagado do acesso a medicamentos
e tratamentos. Os termos “direito”, “cidadao”, “justica”, “integralidade”, “garantia” e
“protecao” indicam que os parlamentares reconhecem tanto a importancia da via
judicial na efetivagdo de direitos quanto seus efeitos sobre a gestdo publica e a
sustentabilidade do SUS.

Essa preocupagao se intensificou a partir de 2023, quando o Ministério da
Saude, em articulagao com o STF, o Conass e o Conasems, apresentou uma proposta
para disciplinar as a¢des judiciais na saude, buscando preservar os principios da
coletividade e equidade (Brasil, 2024c). Diversos parlamentares repercutiram esse
debate em proposigbes, defendendo que a judicializagdo, embora necessaria em
certos casos, gera desigualdade no acesso e pressiona financeiramente o sistema.
Essa visdo coincide com o que Ventura et al. (2012) e Torezani (2024) apontam: a
judicializagao expressa tanto o exercicio da cidadania, (Biehl; Petryna, 2013) quanto
a fragilidade das politicas publicas em assegurar o acesso coletivo e racional.

Assim, o Legislativo tem buscado responder a essa tensao por meio de projetos
que fortalecem a avaliagao e incorporacao de tecnologias, ampliam a transparéncia
nas decisbes da CONITEC, e incentivam a produgao nacional de medicamentos
estratégicos como forma de reduzir demandas judiciais. Tais iniciativas evidenciam
um esforgo politico em equilibrar o direito individual a saiude com o principio da
sustentabilidade e da equidade do SUS, o que expressa a materializagado do que Paim
(2019) denomina de dimenséo politica do direito a saude.

Diante do que foi discutido, esta analise se encerra a luz de Costa et al. (2016),

que evidenciam que a formulacdo de politicas publicas n&do ocorre em um espago



62

neutro, mas € moldada por marcos institucionais que refletem pactos de dominagao
historicamente construidos pelas forgcas hegemdnicas. Tais marcos determinam quais
atores tém legitimidade para atuar, quais agendas ganham centralidade e quais séo
sistematicamente marginalizadas. Dessa forma, a politica publica se constitui em um
campo atravessado por relagdes de poder e interesses consolidados, que influenciam
diretamente os rumos das decis6es do Estado.

Pode-se considerar que os objetivos propostos foram alcangados. Entretanto,
diante da ainda escassa producao académica sobre o tema, torna-se necessario que
pesquisas futuras aprofundem e ampliem as discussdes aqui iniciadas. Ademais, a
escolha pela analise documental impde limites a compreensao mais detalhada dos
interesses e articulagcdes entre os parlamentares. A auséncia de mapeamento de
entrevistas, consultas publicas ou outros mecanismos de participagdo social,
decorrente do tempo de produgao da pesquisa, também restringe a identificagcdo mais
aprofundada dos posicionamentos, disputas e conflitos que moldam a agenda politica
e legislativa relacionada ao tema. Diante disso, este trabalho tem perspectivas futuras

de continuar os estudos no mestrado.
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7. CONSIDERAGOES FINAIS

A analise politica das proposigdes legislativas relacionadas ao acesso a
medicamentos para doengas raras permitiu compreender como o tema tem se
consolidado na agenda do Poder Legislativo brasileiro ao longo da ultima década,
revelando uma atuagéo marcada por tensdes institucionais, cooperagéo entre atores
e crescente sensibilidade social. Este estudo contribui ao evidenciar que a dinamica
parlamentar em torno das doencas raras extrapola o campo técnico-regulatorio,
configurando-se como um espaco de disputas simbdlicas, politicas e econdmicas em
torno do direito a saude, da inovagao terapéutica e da sustentabilidade do Sistema
Unico de Saude. Embora a aprovacao de projetos seja limitada, a atuag&o parlamentar
contribui para pautar o debate publico, impulsionar o aprimoramento normativo e
tensionar a agenda sanitaria nacional.

Fica evidente que a formulagéo de politicas publicas sobre doengas raras nao
ocorre em um espago neutro, mas € atravessada por marcos institucionais, relagoes
de poder e interesses consolidados, que definem quem participa, quais agendas
ganham prioridade e como os processos decisérios sdo conduzidos. Nesse contexto,
a atuacgao parlamentar vai além de responder as demandas sociais e as urgéncias
terapéuticas, revelando as tensdes entre politica e técnica, entre legitimidade
democratica e autonomia regulatéria. As proposi¢des analisadas evidenciam tanto a
busca por reduzir barreiras estruturais, logisticas e orgamentarias quanto o esforgo
em promover maior agilidade nos processos de incorporagao e registro de tecnologias
em saude.

Diante disso, verificou-se a existéncia de tensbes institucionais entre o
Legislativo e as instancias técnico-regulatorias, como a ANVISA e a CONITEC,
decorrentes de iniciativas que propdem intervencdes diretas nos processos de
avaliacdo e incorporacdo de medicamentos. Embora motivadas por propositos
legitimos de ampliar o acesso, tais agdes podem representar riscos a autonomia
técnica e a seguranga sanitaria, ressaltando a necessidade de equilibrio entre
pressdes politicas, critérios cientificos € mecanismos institucionais consolidados.

O estudo ainda apontou que o engajamento parlamentar ndo se limita a
orientagdes partidarias, mas se associa a trajetorias pessoais, formacgdes profissionais
e experiéncias de vida dos parlamentares, reforcando o carater humano e simbdlico

do tema na arena politica. Esse engajamento tem sido potencializado pela
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mobilizacdo de associacbes de pacientes, pela visibilidade midiatica e pelo
fortalecimento de redes de atores e instituicbes atuantes nesse campo.

Em sintese, a analise das proposicdes legislativas revela que o tema das
doencas raras vem ganhando crescente relevancia politica, consolidando-se como um
campo estratégico de intersegao entre ciéncia, sociedade e Estado. Essa centralidade
reflete ndo apenas o reconhecimento das necessidades especificas dos pacientes,
mas também a complexidade envolvida na incorporagao de tecnologias de alto custo
e na formulac&o de politicas publicas sensiveis as demandas sociais e sanitarias.

Ressalta-se que este trabalho ndo pretende esgotar o debate, seja sob a
perspectiva tedrica, seja sob a perspectiva substancial, mas oferece elementos
importantes para compreender como o Legislativo tem moldado a agenda da saude
no contexto das doencas raras. Nesse sentido, reforga-se a importancia de continuar
investigando a atuacao do Legislativo Federal, considerando seu papel decisivo em
influenciar discussodes, orientar decisdes e direcionar politicas que impactam
diretamente o acesso a tratamentos, a inovacao terapéutica e a concretizacdo do

direito a saude no Brasil.
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