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O que nao
tem preco

Na terceira reportagem da série “Longevidade para todos?", a luta dos portadores de doencas genéticas
para obter, muitas vezes na Justica, os medicamentos que podem Lhes garantir mais qualidade de vida

POR FLAVIA DUARTE

Quanto vale a vida de uma pessoa? Quem ousaria
tentar responder essa pergunta que ja soa ofensiva
por insinuar tamanho absurdo — hd dinheiro que
pague o direito de viver? Mesmo que nao restem du-
vidas sobre tal questdo, muitos pacientes que convi-
vem com doencas genéticas, especialmente as mais
raras, sao obrigados a provar, com frequéncia, o me-
recimento de usufruir a vida. Precisam se unir em
associacoes e contar com o poder da Justica para re-
ceber medicamentos; implorar para que a burocra-
cia ndo emperre os tramites legais e seguros de pes-
quisas que surgem como promessa de anos mais
sauddveis e mais longevos.

Alguns deles enfrentam a dificuldade de serem vis-
tos pelos miliondrios laboratérios como alvos de estu-
dos. Se pudessem ser ouvidos, certamente diriam:
“Vocés precisam investir milhoes em pesquisas e me-
dicamentos para beneficiar um grupo pequeno de
pessoas, portadoras de doencas raras, é verdade. Mas
nesse pequeno universo, me incluo, e minha vida cer-
tamente vale mais do que os muitos délares gastos
para me dar a chance de ganhar mais um dia vivo”.

Narealidade que envolve dificuldades de des-
vendar o funcionamento do corpo, dinheiro finito
e expectativas de vida limitadas, surgem guerreiros
que lutam bravamente pela satide. Eduardo Prés-
pero, 22 anos, hd nove se submeteu a um trata-
mento inovador, de uma enzima que pode contro-
lar a progressao da doenca rara que sofre, a muco-
polissacaridose. O estudante Patrick Dorneles, 14,
tem uma variacdo da mesma doenca e até mes
passado nada podia ser feito. Recentemente, ele
foi escolhido para participar de testes em Porto
Alegre com uma enzima que poderd salvar sua vi-
da. Outros sofrem de males que ndo tém cura, mas
tém tratamento. Para conseguir a medicacdo, no
entanto, precisam da Justica. A lei garantiu hd dois
anos a qualidade de vida da dona de casa Isoneide

Rodrigues de Sousa, 46, que sofre da incurdvel
doenca de Fabry e suas dores tdo caracteristicas.

Ela e Dudu conseguiram pela Justica o direito aos
remédios. Patrick lutou por algo ainda mais distan-
te: a chance de ver aprovada uma pesquisa que pu-
desse mudar seu destino. Os trés conseguiram. Mas
nem todos tém a mesma sorte. “Muitos pacientes
nem sequer sabem que tém a doenca e que podem
conseguir os medicamentos pela judicializacao”, la-
menta Wanderlei Cento Fante, fundador presidente
da Associacdo Brasileira de Pacientes Portadores da
Doenca de Fabry e seus Familiares, que tem cadas-
trados 180 pacientes em todo pais.

A doenca da Isoneide provoca a incapacidade do
organismo de decompor uma substancia de nome
complicado, a globotriaosilceramida, também cha-
mada de Gb3. Ela estd presente em muitas células do
corpo, especialmente nas membranas dos glébulos
vermelhos e, se ndo é decomposta, por falta de uma
enzima, se acumula em 6rgdos importantes, como
rins e coracdo, e pode obstruir vasos sanguineos. O
risco é impedir o bom funcionamento dos sistemas
vitais do corpo ou de comprometer o coracao. Na me-
lhor das hip6teses, provoca dores inexplicaveis.

A pessoanasce com a doenga, mas os sintomas po-
dem se manifestar na idade adulta. Isoneide ndo sa-
bia mais o que fazer para se livrar do tormento que
deixava as pernas e as juntas latejantes. A dor de cabe-
ca também ndo dava sossego. A pressao, de repente,
comecou a subir. “Tinha dias que nem queria levantar
da cama. As pessoas achavam que era frescura. Com o
diagnostico, ficou tudo explicado”, comenta, aliviada.

Ela s6 encontrou a explicacdo de tantos males de-
pois que um tio foi diagnosticado, em Teresina, com a
doenca de Fabry. Por ter origem genética, a médica re-
comendou que toda a familia fosse avaliada. Isoneide,
suas irmas e sua filha também portavam o gene defei-
tuoso. A briga passou a ser, entdo, pelo medicamento.



Isoneide Rodrigues, 46 anos, conseguiu na Justica tratamento para a doenca de Fabry

Ele existe, mas nao estd incluido na lista dos distribuidos pelo SUS. Para
conseguir, é preciso pedi-lo ao juiz, mediante a apresentacao de muitos
laudos que confirmem a doenca. Ha dois anos, ela obteve o direito de
se tratar e, periodicamente, deve renovar seu cadastro para garantir a
droga que atenua os sintomas da doenca.

Flando é a tinica. Muitos pacientes de doencas genéticas enfrentam a
judicializacdo do tratamento. Isso porque grande parte dos medica-
mentos € importada e cara demais. Para serem distribuidos pelo gover-
no, precisam de andlise anterior. O Ministério da Satide avalia o custo e 0
beneficio da droga e decide se o investimento de fato fard diferenca na
vida dessas pessoas. O remédio precisa ser comprovadamente eficiente
e aprovado pela Anvisa. Nao pode ser novidade e nao ter todos os riscos
controlados. E o mais importante: “De nada adianta incluir mais medi-
camentos se ndo hd uma rede de atencdo para cuidar e acompanhar es-
se paciente’, reconheceu o ministro da saide, Alexandre Padilha, duran-
te 0 semindrio do Dia Mundial de Doencas Raras, em 29 de fevereiro.

Além disso, muitos sdo importados, e por isso pesam no or¢amento.
Alguns sdo chamados medicacoes 6rfds, as inicas existentes para
doencas especificas. “Nao queremos continuar importando medica-
mentos. A ideia é incorporar tecnologia no Brasil para que eles sejam
produzidos no pais”, afirmou o ministro, durante o mesmo evento.

Carlos Vieira/CB/D.A Press

Uma questao protocolar

Para ampliar a abrangéncia da medicacg@o, o Ministério precisa
elaborar regras claras quanto a indicacgdo e a forma de usar as drogas
que podem salvar vidas. Sao os chamados protocolos clinicos. “Um
grupo de especialistas se retine para analisar a literatura e avaliar o
impacto e a metodologia do uso dos novos medicamentos”, explica
José Eduardo Fogolin, coordenador-geral de Média e Alta Complexi-
dade do Ministério da Satide. O cuidado é compreensivel, dificil é
acalmar a dor e a angustia de quem precisa da droga para sobreviver.

Atualmente, existem 26 Protocolos Clinicos e de Diretrizes Tera-
péuticas de doencas Raras e Genéticas no SUS. Uma conquista muito
recente, ao se considerar que 18 deles foram aprovados nos tltimos
dois anos, incluindo a oferta de 45 medicamentos, tratamentos cirur-
gicos e clinicos, que aumentam a qualidade de vida dessas pessoas.

“Mas esse numero de protocolos representa apenas 0,13% da
realidade de doencas genéticas que existem’, critica, enfatico, o ge-
neticista Salmo Raskin, diretor do Centro de Aconselhamento e La-
boratério Genetika, em Curitiba. Para algumas patologias, nem se-
quer hd medicamentos, de fato, mas a briga é pelo atendimento, ao
menos. ‘A Sociedade Brasileira de Genética Médica (SBGM) propoe
um atendimento integral de genética clinica no SUS, que envolva
principalmente o aconselhamento genético, feito por uma equipe
multidisciplinar, e exames complementares que permitam o diag-
néstico”, acrescenta o médico. “Nds sabemos que os recursos sao fi-
nitos, mas enquanto ndo existir uma politica que regulamente as
acOes nessa drea, a realidade ndo vai mudar”, acrescenta Francis
Galera, presidente da SBGM.

Enquanto isso ndo acontece, os pacientes das demais doencas en-
tram na fila de espera para terem sua enfermidade protocolada. Este
ano, o Ministério da Satide estuda a incorporacao no SUS de medica-
mentos para outras quatro patologias: a doenca de Fabry, a mucopolis-
sacaridose, a doenca de Pompe e a homocistinuria (veja quadro na
pdgina 11). Os protocolos clinicos estao em fase de elaboragao. Quando
estiverem prontos, Isoneide e Eduardo Préspero poderao ter acesso ao
tratamento sem precisar do parecer de um juiz.

Em 2011, foram quase 13 mil acdes judiciais que pediam medica-
mentos, a maioria para tomar por toda a vida, ao Ministério da Satide.
Ao todo, foram gastos R$ 243,9 milhdes para comprar essas drogas,
um valor 142 mil vezes maior do que em 2003. Isso porque os pacien-
tes conhecem mais os seus direitos e a ciéncia encontrou novas for-
mas de tratar gente que padecia dos males dos genes. “Quando os pa-
cientes descobrem a doenca, eles querem ter acesso ao melhor trata-
mento. Mas quanto mais raro, mais caro €. S6 que a vida tem preco?
H4 medicamentos aprovados pela Anvisa hd mais de cinco anos, co-
mo € o caso da mucopolissacaridose, que nao tém protocolo”, lamen-
ta Maria Cecilia Jorge Branco Martiniano, da Associa¢ao de Familiares,
Amigos e Portadores de Doencas Graves (Afag).

O governo reconhece que, entre os medicamentos fornecidos por
demanda judicial, estdo “os que ndo tém registro da Anvisa (e, por-
tanto, eficdcia e seguranca comprovadas) ou ndo tém protocolo clini-
co ou jd estdo disponiveis no SUS. Neste ultimo caso, por desinfor-
macao do paciente ou do préprio juiz, os medicamentos sdo requeri-
dos por meio de acdo judicial quando poderiam ser obtidos em uni-
dades darede ptiblica de satide”, esclarece em material encaminhado
a Revista. O resultado é o Estado onerado e o paciente desgastado. Al-
guns, até desinformados sobre seus direitos, pagam com a prépria vi-
da ou com o desconforto de viver. B>
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Dudu, 22 anos, portador de mucopolissacaridose, com a familia: acesso a0 medicamento reduziu os problemas causados pela doenca

Avidaem
fase de testes

O tempo de espera até que a Justica obrigue o governo a
fornecer um determinado medicamento pode chegar a seis
meses. Tempo demais para quem convive com a incerteza
do amanha. Pior ainda para quem sofre de males que ainda
nem tem paliativos ou drogas controladoras. Esses aguar-
dam com ainda mais ansiedade os avancos da ciéncia.

Progressos que podem mudar destinos e finais pre-
vistos como infelizes. Quando Eduardo Préspero nas-
ceu, hd 22 anos, a sorte dos portadores da mucopolissa-
caridose (MPS) era viver apenas os primeiros anos da
infancia. Essa doenca genética causa o actimulo de
substancias, os glicosaminoglicanos (GAG), nos tecidos.
O problema é provocado pela falta de uma enzima. A
consequéncia é o comprometimento de células, 6rgaos
e tecidos. “F uma doenca sistémica, o paciente pode ter
aumento do perimetro encefdlico, do volume abdomi-
nal, otites de repeticdo, complicacoes respiratérias,
comprometimento do desenvolvimento cognitivo e inte-
lectual. Além disso, as caracteristicas faciais vao se modi-
ficando”, lista Denize Bonfim, neurologista pés-graduada




em neurogenética, algumas consequéncias da doenca.

Ao todo, as MPS se apresentam em nove tipos e seis subtipos.
Embora todos manifestem a falta de uma enzima, hd algumas
variacoes especificas da doenca. Dessas, apenas as MPS do tipo
1,2 e 6 tém tratamento, feito a base de infusdes semanais das
enzimas. Dudu tem a MPS 1 e j4 usufrui da medicacao que rees-
tabelece o funcionamento das enzimas e evita a progressao da
doenga, que leva, aos poucos, a deficiéncia respiratdria, a ce-
gueira e a paralisia dos movimentos.

Dudu teve um irmao que viveu seis anos. Ele préprio quase nao
aguenta as complicacdes da doenca. Felicidade foi quando em
2001 chegou a possibilidade de tratamento em Porto Alegre, em
projeto coordenado pelo geneticista Roberto Giugliani, professor
do Departamento de Genética da Universidade Federal do Rio
Grande do Sul (UFRGS).

“A gente tinha medo de submeté-lo a um tratamento ainda em
teste, mas ndo tinhamos op¢ao. Ele ndo ia aguentar mais um ano
vivo’, lembra-se Regina Préspero, mde de Dudu e hoje presidente
da Associacdo Paulista dos Familiares e Amigos dos Portadores de
Mucopolissacaridoses. Em poucos meses de reposi¢cao enzimati-
ca, ele apresentou melhoras. As infeccoes pulmonares reduziram,
aos poucos o0 menino melhorou os movimentos e recuperou a au-
dicdo. Tristeza foi o medicamento nio ter chegado antes de Eduar-
do ter perdido a visdo.

Ao menos, ele ganhou o direito de viver. Comemora 22 anos,
chance que seu irmao nao teve. Estd concluindo o curso de direito,
trabalha e tem muitos amigos. Faz acompanhamento periédico
com cardiologistas, oftalmologistas e pneumologistas para moni-
torar o agravamento da doenca. Lamenta apenas o preconceito e o
desconhecimento dos outros. “As pessoas nos olham com curiosi-
dade, é normal. Mas a inclusdo ainda é algo novo”, comenta.

Depois dele, outros pacientes de MPS 1 foram tratados. Nos anos
seguintes, chegou o tratamento paraa MPS 6 e a MPS 2. Os pacientes
vivem mais e melhor. Em Brasilia, o tratamento dessas patologias
comecou em 2005, no HUB. Hoje, oito pacientes recebem a reposi-
¢do enzimdtica no Hospital Regional da Asa Sul (Hras). Semanal-
mente, vao ao hospital para se submeterem a infusao das enzimas
que trabalham pelas que nasceram defeituosas. “O primeiro pacien-
te, n6s tratamos em 2001, quando ainda nem tinhamos aprovado o
protocolo clinico do medicamento. Mas, pelos resultados que co-
nhecfamos, arriscamos, e hoje o menino estd bem”, conta Denize
Bonfim, uma das pioneiras desse tratamento na capital. #»

A caminho, os proximos protocolos

Saiba como anda o processo de inclusao
pelo SUS dos medicamentos para doencas
genéticas mais procurados por via judicial.

DOENCA DE GAUCHER

Os mais de 600 pacientes diagnosticados com a doenca no Brasil tm acesso
gratuito a medicamentos pelo Sistema Unico de Sadde. O Ministério da Sadde
investiu R$ 135,3 milhdes na compra dos remédios em 2011. O protocolo
publicado no ano passado, além da imiglucerase e o miglustate (jd oferecidos
anteriormente), inclui novas drogas que chegaram recentemente ao
mercado: Velaglicerase e Taliglucerase.

DOENCA DE FABRY

0 Ministério jd trabalha na elaboracdo de protocolo clinico para essa doenca.
Também esta em estudo a incluséo dos seguintes medicamentos para
Terapia de Reposicdo Enzimatica: Fabrazyme e Replagal. O Ministério gastou,
em 2010, R$ 9,55 milhdes na oferta desses produtos via judicial.

MUCOPOLISSACARIDOSE

0 Ministério ja trabalha na elaboracao de protocolo clinico para essa
doenca. E estd em estudo a inclusao dos seguintes medicamentos no SUS:
Aldurazyme e Elaprase. O Ministério da Sadde gastou R$ 58,18 milhdes na
oferta desses produtos via judicial. Neste momento, esses trabalhos
encontram-se em fase de busca por evidéncias cientificas da eficdcia e
custo/efetividade do tratamento para a conclusao do Protocolo Clinico e
de Diretrizes Terapéuticas. Quanto ao medicamento Naglasyme
(Galsufase), esta registrado na Anvisa, é usado como terapia de
substituicdo enzimdtica, que permite restabelecer o nivel de atividade
enzimatica do doente.

DOENCA DE POMPE

0 Ministério da Salde esta trabalhando na elaboracao do protocolo clinico
para essa doenca. Esta em estudo a inclusao do seguinte medicamento no
SUS: Myozyme. O Ministério gastou R$ 6,02 milhdes na oferta desse produto
via judicial. Atualmente, propde-se o tratamento da doenca de Pompe por
terapia de reposicao enzimética (TRE) com a alfa-glicosidase recombinante
humana, ja aprovada pelas agéncias regulatérias europeia (European
Medicines Agency) e estadunidense (Food and Drug Administration). Porém,
ainda sao necessarios estudos para avaliagdo da eficacia e seguranca em
longo prazo, além de estudos de efetividade e de custo/efetividade.

Fonte: Ministério da Salde
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E preciso
pesquisar

Para que novos tratamentos sejam
desenvolvidos e mais pacientes benefi-
ciados com as descobertas, € preciso
investir em pesquisas. No Brasil, quase
ndo hd incentivo para tentar desvendar
os misteriosos erros do DNA. Por aqui,
hd a determinacao de que todas as
pesquisas envolvendo humanos sejam
aprovadas pelo sistema CEP/Conep
(Comité de Etica e Comissdo Nacional
de Fticaem Pesquisa), ligado ao Con-
selho Nacional de Satde, do Ministério
da Satide. Um grupo de profissionais
integra essas comissoes, que analisam
a ética e a seguranca de tais estudos e
dao parecer sobre os riscos de cada
pesquisa. Se envolve medicamentos e
produtos de satide, o estudo precisa
ser aprovado pela Anvisa também.

Esses tramites levam tempo demais.
“Em vérias situacoes, esse processo é
MOroso e emite pareceres nem sempre
tecnicamente razoaveis. Que controle
esse que demora um ano para aprovar
uma pesquisa e, enquanto isso, deixa
um paciente morrer?”, critica Greyce
Lousana, presidente executiva da Socie-
dade Brasileira de Profissionais em Pes-
quisa Clinica (SBPPC). O ministério se

“Agradeco todos os
dias a Deus pela
minha vida e ndo
reclamo. E tem tanta

defende. Garante que mudancas foram
adotadas. Ecita, entre outras coisas, um
investimento de R$ 10 milhdes no siste-
ma CEP/Conep em 2012; o numero de
conselheiros passou de 15 para 30 ti-
tulares e cinco suplentes; além de ter
sido criada a Plataforma Brasil, no ano
passado. “Uma ferramenta que dé
maior transparéncia ao trabalho da
Conep e deve acelerar o processo de
aprovacao de testes com novos medi-
camentos envolvendo seres huma-
nos’, dizdocumento do ministério.
Em alguns casos, o desgaste para ter
uma chance de ser tratado é grande.
Aos 14 anos, Patrick Dorneles emana
energia e alegria. Foi o desejo de viver e
ajudar os outros que o fez sair de Jodo
Pessoa, onde mora, e vir para Brasilia
tentar convencer o governo a aprovar a
pesquisa em fase 2, que testa medica-
mentos em seres humanos. Essa seria
atnica chance de controlar o mal ge-
nético que carrega. Ele é portador da
mucopolissacaridose do tipo 4A, que
ainda ndo pode ser controlado pelas
injecoes de enzimas. Cerca de 112 pes-
soas no Brasil sofrem do mesmo mal.
Patrick participou de palestras, visi-
tou gabinetes, sensibilizou politicos. A
esperanca chega agora, com a apro-
vacdo da pesquisa feita pela Rede MPS
Brasil, coordenada pelo Servico de Ge-
nética Médica do Hospital das Clinicas
de Porto Alegre, em parceria com um
laboratdrio da Califérnia. Eles escolhe-
ram 22 pacientes brasileiros para apli-
car uma nova droga, que pode fazer

gente que nao quer
sair de casa porque o
cabelo estd assanhado
ou amanheceu com

uma espinha no
rosto...”

Patrick Dorneles,
14 anos, portador de
mucopolissacaridose

com que Patrick esbanje sua alegria
por muitos anos. “A pesquisa ficou em-
perrada no Brasil por quase um ano’,
lamenta o médico Roberto Giugliani, a
frente do estudo inovador.

Patrick embarcou para o Sul, rece-
berd a medicacdo e serd monitorado
por seis meses. “A expectativa é que o
tratamento interrompa a progressao
da doenca’, cré Giugliani. Comele, o
garoto levou alguns amigos. “Nao acei-
taria se eles nao fossem incluidos no
teste, ndo aguento mais vé-los morrer.”

O menino tem 1,07m e pesa 30kg. A
limitagdo do desenvolvimento do cor-
po é consequéncia da MPS. O cami-
nhar estd cada vez mais comprometi-
do. Também enxerga mal, mas... “agra-
deco todos os dias a Deus pela minha
vida e ndo reclamo. E tem tanta gente
que ndo quer sair de casa porque o ca-
belo estd assanhado ou amanheceu
com uma espinhanorosto...”

Quando nasceu, os pais receberam
anoticia de que o menino poderia
“morrer com 3, 7 ou 10 anos”, lembra-
se o pai, Everto Dorneles. Patrick vai ao
cinema e ao boliche com os amigos.
Faz teatro na escola, sonha em ser de-
signer ou ator. “S6 ndo namoro porque
elasndo me querem’, brinca. Seu maior
sonho € que o organismo responda ao
tratamento e o permita viver mais ou,
no minimo, com mais conforto e me-
nos limitacgoes. “Quero ver os outros
melhorando também. Todos nés te-
mos uma missao na vida e creio que a
minha é levar o bem ao préximo.” m



