
Henderson Fürst: O Dia Nacional de Doenças Raras e a saúde pública

Não raro o Congresso Nacional cria datas comemorativas. É bastante recorrente o exercício da atividade
legislativa para inclusão no calendário oficial de homenagens aos mais diversos elementos e grupos
sociais, culturais e econômicos.

O Dia Nacional do Macarrão (Lei 13.050/2014), o Dia do Evangélico (Lei 12.328/2010), o Dia da
Bíblia (Lei 10.335/2001) e o Dia do Krav Maga (Lei 13.569/2017) são algumas das datas que se
encontram no calendário nacional de data comemorativas.

Tantas são as proposições nesse sentido que, para melhor organizar as situações que mereceriam uma
data comemorativa no calendário nacional, fixou-se critérios para a criação de datas por meio da Lei
12.345/2010.

No dia 11 de julho de 2018, foi publicada a Lei 13.693, que estabelece o Dia Nacional de Doenças
Raras, a ser memorado no último dia de junho.

Embora seja apenas uma data comemorativa, é um grande passo no âmbito federal de reconhecer a
necessidade de cuidado e atenção a 13 milhões de brasileiros que sofrem de alguma doença rara, que é
aquela cuja incidência é de 65 a 100 pessoas para cada 100 mil habitantes, de acordo com a Organização
Mundial da Saúde[1].

No mesmo dia, o Senado Federal aprovou o Projeto de Lei 56/2016, que institui a “Política Nacional de
Doenças Raras no Sistema Único de Saúde”, e o devolveu à Câmara dos Deputados para análise do
texto, uma vez que sofreu alteração pelos senadores.

Se o “Dia Nacional de Doenças Raras” não conscientizar o quanto se pretendia quando o aprovaram, ao
menos uma grande vitória já permitiu: deu destaque, no grande palco político nacional, a uma discussão
que pouco se debateu no Brasil.

No mundo, a criação de políticas públicas na esfera legislativa ocorre há algumas décadas,
demonstrando o atraso do cenário de nossas discussões. Nos EUA, por exemplo, a primeira legislação
sobre droga órfã é de 1983, sendo seguido por Austrália, Japão e Cingapura nos anos 1990, e pela
Europa, nos anos 2000, onde se tornou uma questão médica e social importante[2].

No Brasil, a primeira regulação em saúde pública se deu apenas em 2014, por meio da Portaria 199 do
Ministério da Saúde, que instituiu a Política Nacional de Atenção Integral às Pessoas com Doenças
Raras. No âmbito estadual, o Distrito Federal foi pioneiro, estabelecendo o Dia da Consciência sobre
Doenças Raras através da Lei 4.618 de 23 de agosto de 2011, e posteriormente dispôs sobre a Política
para Tratamento de Doenças Raras no Distrito Federal por meio da Lei 5.225 de 3 de dezembro de 2013.
Outro estado que o seguiu (e único, até o momento) foi São Paulo, que estabeleceu o Dia de
Conscientização sobre Doenças Raras por meio da Lei 14.806 de 21 de junho de 2012 e, posteriormente,
dispôs sobre a Política de Tratamento de Doenças Raras no Estado por meio da Lei 15.669 de 12 de
janeiro de 2015.
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O cuidado com as doenças raras no âmbito da saúde pública representa um desafio aos países em
desenvolvimento. Tal desafio se mostra especialmente complexo em relação ao Brasil, cujo modelo de
saúde pública adotado na Constituição Federal de 1988 estabeleceu o Sistema Único de Saúde pautado
na integralidade, universalidade, igualdade e gratuidade. Num contexto marcado pela alocação de
recursos escassos, as doenças raras costumam representar exceções à integralidade e universalidade, pois
há pouco interesse do mercado ao desenvolvimento de fármacos para doenças que acometem poucos
pacientes (as chamadas drogas órfãs) e o seu desenvolvimento mediante custeio público representa o
ônus de realocar recursos que atenderiam protocolos com maior incidência e impacto social. Além disso,
a escassez de informações seguras e de qualidade implicam em estigmas que causam isolamento social,
desemprego e até mesmo limitação à cobertura de planos e seguros de saúde.

Para demonstrar algumas das dificuldades enfrentadas por pacientes de doenças raras, um caso que
podemos analisar é o da encefalomielite miálgica, também conhecida como síndrome da fadiga crônica.
Trata-se de uma doença sem marcadores diagnósticos, ou seja, apenas pela exclusão de outras doenças e
pela análise clínica é que se pode fechar o diagnóstico. Diante de um quadro patológico de pouca
compreensão, diversos protocolos foram criados para defini-la, tal como o do Centers for Disease
Control and Prevention[3], dos EUA, o Canadian Consensus Criteria[4] e o International Concensus
Criteria[5], sendo comum a todos eles a exclusão de outras doenças que possam ter efeitos semelhantes.

Os pacientes padecem de forte fadiga muscular, que, muitas das vezes, impede que saiam da cama,
incapacita para o trabalho e outras atividades cotidianas básicas. Os sintomas da doença implicam em
prejuízos drásticos sobre a qualidade de vida do paciente, inclusive pior que de pacientes com câncer[6],
diabetes, doenças autoimunes[7] e esclerose múltipla[8], entre outras.

O estudo que melhor tinha avançado em resultados na procura de uma cura para a doença fora realizado
na Inglaterra com fomento público e doação privada e publicado em 2011[9]. Os dados nele obtidos
demonstravam que a realização de atividades físicas gradativas e psicoterapia (PACE trial) levaria à
melhora de pacientes, o que passou a ser o ponto de partida de pesquisas em todo o mundo e também
protocolo de atendimento a pacientes, reforçando o estigma de doença psicossomática.

Todavia, diante da piora do quadro geral de parte significativa dos pacientes e, por apelo desses, seus
familiares e da comunidade acadêmica, os pesquisadores abriram os dados e infelizmente ficou evidente
que, além de inconclusivos, nada indicava que haveria melhoras efetivas por meio do PACE trial[10][11]
. Tratava-se de uma fraude científica que inviabilizou os estudos realizados até então e piorou o quadro
de pacientes mundo afora.

Ainda assim, no Brasil, sites populares de notícias em saúde[12] com grande acesso de pacientes e
profissionais de saúde continuam a reiterar a informação de que recomenda como tratamento a mesma
combinação indicada pela citada pesquisa fraudada.

Esse é apenas um exemplo de como as doenças raras representam um grande desafio à sociedade e ao
sistema público de saúde, seja porque fogem da rotina do atendimento das equipes, ou porque as
informações acerca delas são escassas e incertas e os sistemas de diagnósticos não são eficientes, ou
ainda porque nem sempre há algum tratamento certo, ou então pelos aspectos financeiros ao paciente e
seus familiares e ao sistema público e privado de saúde, bem como a dificuldade de desenvolvimento de
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novos tratamentos pela baixa frequência da doença para compor amostra relevante com dados que sejam
representativos e seguros aos pacientes.

Tais desafios acabam potencializados num sistema como o nosso, que se pauta pela integralidade e
universalidade.

O custo na pesquisa de tratamento ou mesmo na implementação do tratamento enquanto saúde pública,
quando há um tratamento confiável, implica na readequação e reengenharia do sistema público de saúde
para integrar as doenças que se encontram fora do radar de atendimentos.

Justamente por isso a regulamentação da Política Nacional de Doenças Raras por meio de lei será bem-
vinda para aqueles que se encontram até o momento marginalizados na promoção integral e universal de
saúde.
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