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Introducgéo: No Brasil, o Ministério da Salde estabelece como doenga rara aquela que possui
prevaléncia abaixo de 65 a cada 100.000 pessoas. Este termo coletivo — doengas raras — é utili-
zado para incluir um grupo muito heterogéneo de distlrbios que podem afetar qualquer sistema
do organismo. Tendo em vista o Sistema Unico de Satide (SUS) e seus principios Integralidade,
Equidade e Universalidade, os pacientes acometidos com alguma doenca rara representam uma
parcela importante da populacao apesar de serem minoria por definicao. OBJETIVO: Descrever
o perfil de solicitagdes de incorporacao de medicamentos no ambito de doengas raras enviadas
a Comissao Nacional de Incorporacéo de Tecnologias (CONITEC) e suas recomendacoes, com-
parando os critérios usados para incorporacao de medicamentos para doengas raras com outras
agéncias no campo da Avaliagao de Tecnologias em Salde (ATS). Métodos: Trata-se de um
estudo descritivo e exploratério em que foi realizado levantamento das demandas submetidas
a CONITEC e suas recomendagbes ao SUS, de janeiro de 2012 a outubro de 2018, para trata-
mento de doencas raras. A seguir, foi feita uma comparacao dos critérios utilizados por outras
agéncias de ATS reconhecidas mundialmente para incorporacao de medicamentos para doen-
cas raras. A pesquisa bibliografica foi realizada nas bases de dados PubMed, LILACS, sites da
CONITEC, Ministério da Salde e das agéncias de ATS, considerando um periodo de busca até
dezembro de 2018. Resultados: Houve 55 solicitacdes de incorporacdo de medicamentos para
o tratamento de 29 doengas raras a CONITEC. Sessenta e dois por cento destas solicitagoes fo-
ram por parte de indUstrias. Essas solicitagoes foram realizadas com base em niveis variados de
evidéncias clinicas, desde relatos de caso até revisoes sistematicas com metanalises. Analises
de impacto orgamentario estavam presentes em 83% das solicitacoes, enquanto que analises
econdmicas em 64% delas. Trinta e trés (59%) demandas foram incorporados no SUS. Como
principais justificativas da CONITEC para a nao incorporagao, foram auséncia de evidéncias
clinicas de qualidade, ndo serem opcodes custo-efetivas e modestos beneficios clinicos que néao
justificam o alto preco. Entre as quatro agéncias de ATS internacionais, todas usam como crité-
rio consideracoes diferenciadas quanto as avaliagbes econémicas e apenas o NICE usa os seis
critérios adotados nesse estudo para avaliagcao de tecnologias para doengas raras. Conclusao:
Os avancos desde 2012 sao indiscutiveis, ja que 59% dos medicamentos avaliados foram incor-
porados ao SUS. Entretanto, ainda ha desafios e oportunidades nao s6 no Brasil, mas também
em paises cujas agéncias de ATS foram pioneiras, tamanha a relevancia e atualidade do tema.
Maior atengao orgcamentéria associada a critérios diferenciados para avaliagado medicamentos
6rfaos para doencas raras, possivelmente traz robustez a tomada de decisao e maior potencial
de acesso dos pacientes a tratamentos que podem salvar suas vidas.
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