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CARTA ABERTA DA FEBRARARAS

Depois das urnas: o compromisso que o Brasil precisa assumir com as pessoas

com doencas raras

O tempo dos pacientes ndo pode ser submetido a atrasos

administrativos evitaveis

As eleicdes de 2026 chegaram ao fim. Os votos foram contabilizados, os
representantes escolhidos e um novo ciclo politico se aproxima. Entretanto, para
milhdes de brasileiros que convivem com doencas raras, uma pergunta
permanece, independentemente de quem ocupe os espac¢os de poder: quando o
direito constitucional a saude deixard de ser uma promessa e passard a

representar uma realidade acessivel a todos?

O resultado das urnas expressa escolhas legitimas da sociedade brasileira. A
democracia pressupde diferencas, debates e distintas concepc¢des sobre a
administracdo publica. Mas existem compromissos que precisam permanecer
acima dessas divergéncias. A protecao da vida, o respeito a dignidade humana e
0 acesso a saude nao podem ser tratados como projetos exclusivos de uma gestao
ou de determinada orientagdo politica. S3ao deveres constitucionais e

responsabilidades permanentes do Estado.

Essa reflexdao ganha especial importancia quando observamos a realidade das

pessoas com doengas raras no Brasil.

Estima-se que aproximadamente 13 milhdes de brasileiros convivam com alguma

dessas condicOes. Por tras desse numero estdo criancas que aguardam um
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diagndstico, familias que percorrem diferentes servicos de saide em busca de
respostas, adultos que enfrentam a progressao de enfermidades incapacitantes
e pacientes que, mesmo apos receberem um diagndstico, encontram dificuldades
para iniciar ou manter seus tratamentos. O impacto é especialmente grave na
infancia: dados divulgados por drgaos oficiais indicam que cerca de 30% dos

pacientes com doencas raras morrem antes dos cinco anos de idade.

Sao histdrias distintas, mas frequentemente atravessadas por um problema
comum: a distancia entre o direito reconhecido pela legislacao e sua efetiva

realizacao.

O Brasil ndo precisa apenas discutir quanto custa tratar uma pessoa com doenga
rara. Precisa compreender quanto custa, para o paciente, para sua familia e para

a sociedade, ndo oferecer o cuidado adequado no momento necessario.

A Constituicdao Federal de 1988 foi clara ao estabelecer que a saude é direito de
todos e dever do Estado. A criagdo do Sistema Unico de Saude representou uma
das mais importantes conquistas sociais do pais, fundamentada nos principios da

universalidade, integralidade e equidade.

Reconhecer essa conquista, entretanto, nao significa ignorar os obstaculos
existentes. Ao contrario, significa assumir a responsabilidade de aperfeicoar o

sistema para que seus principios sejam observados na vida cotidiana.

Em 2014, o Brasil instituiu, por meio da Portaria GM/MS n2 199, de 30 de janeiro
de 2014, a Politica Nacional de Atencdo Integral as Pessoas com Doengas Raras.
Mais de uma década depois, embora tenham ocorrido avancgos institucionais e

assistenciais, permanecem desafios importantes na distribui¢cao dos servicos, na
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formacao profissional, no diagndstico oportuno e na organizacado das linhas de

cuidado.

Segundo dados do Ministério da Saude atualizados em setembro de 2026, a rede
especializada contava com 61 servicos habilitados, distribuidos em apenas 15
unidades da Federacao, incluindo estabelecimentos habilitados para terapias

génicas.

Trata-se de uma estrutura relevante, mas que evidencia a necessidade de ampliar
a cobertura territorial e garantir que os pacientes consigam efetivamente chegar

aos servicos de que necessitam.

O numero de servicos habilitados, por si s6, ndo assegura atencdo integral. A
condicao de servico de referéncia precisa se traduzir em coordenacao efetiva do
percurso assistencial, do diagndstico ao tratamento e ao acompanhamento,
inclusive quando a tecnologia ja estiver incorporada ao SUS, evitando que o
paciente seja deixado a peregrinar entre diferentes pontos da rede para obter

cuidados que deveriam estar articulados.

E igualmente necessario avancar na descentralizacio do cuidado, com
ambulatorios multidisciplinares regionais articulados aos servigos de referéncia,
uso responsavel da telessaude e fluxos assistenciais capazes de aproximar o
cuidado do local de residéncia do paciente, reduzindo deslocamentos

desnecessarios, tratamento fora do domicilio e fragmentacao assistencial.

Afinal, a localizagao geografica de uma pessoa nao deveria determinar suas

possibilidades de diagndstico ou tratamento.
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O diagndstico precisa ser o inicio do cuidado, ndo mais uma batalha.

Entre os desafios que exigem prioridade estda o diagndstico precoce. A Lei n?
14.154/2021 estabeleceu a ampliacdo escalonada do Programa Nacional de
Triagem Neonatal, criando oportunidades para identificar precocemente diversas
condicdes que podem causar danos irreversiveis quando nao diagnosticadas e

acompanhadas no momento adequado.

Passados mais de cinco anos da publicacdo da Lei n? 14.154/2021, a ampliacdo
prevista para o Programa Nacional de Triagem Neonatal precisa avancar de forma
efetiva e territorialmente equitativa. O carater escalonado da implementacao
nao pode resultar em desigualdade permanente entre os estados: é necessario
assegurar capacidade instalada, financiamento e organizacao da rede para que a

expansao do teste do pezinho alcance os recém-nascidos em todo o pais.

Contudo, ampliar a quantidade de doencas rastreadas é apenas parte da solugao.
E necessario assegurar capacidade laboratorial, comunicacdo eficiente dos
resultados, confirmacao diagndstica, orientacdo as familias, encaminhamento

especializado e inicio oportuno do acompanhamento.

Um teste realizado sem uma rede organizada para acolher a crianga e garantir a
continuidade do atendimento nao representa a integralidade do cuidado que
precisamos alcangar.

O mesmo raciocinio se aplica aos exames genéticos, a medicina de precisao e as
novas ferramentas diagndsticas. O avanco cientifico deve ser acompanhado de
planejamento publico capaz de transformar inovagao em acesso. Em 2026, o
Ministério da Saude instituiu grupo de trabalho para apoiar a estruturagao e o

monitoramento da implementacdao do Sequenciamento Completo do Exoma e
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publicou orientagdes para sua solicitagdo no SUS. Esse avan¢o precisa ser
acompanhado de critérios claros, capacidade instalada, financiamento,
transparéncia dos fluxos e acesso equitativo, para que a incorporac¢ao formal se

converta em diagndstico efetivamente disponivel aos pacientes.
Precisamos deixar de construir respostas fragmentadas e passar a organizar
trajetdrias assistenciais completas, desde a primeira suspeita clinica até o

acompanhamento multidisciplinar ao longo da vida.

Acesso a tratamentos: a ciéncia precisa dialogar com a realidade dos pacientes

Outro desafio fundamental estd na incorporacao de tecnologias e medicamentos

ao Sistema Unico de Saude.

O Brasil dispde de mecanismos estruturados de avaliacdo de tecnologias em
saude, indispensaveis para orientar decisdes com base em evidéncias cientificas,

seguranca, efetividade, avaliacdo econdmica e sustentabilidade.

Entretanto, as doengas raras apresentam caracteristicas que exigem atengdo
metodoldgica especifica. Populagcdes pequenas, heterogeneidade clinica,
dificuldades para realizagdo de grandes ensaios e limitagbes de
acompanhamento podem produzir incertezas que nao devem ser confundidas

automaticamente com auséncia de beneficio terapéutico.

Isso ndo significa defender a incorporacao indiscriminada de medicamentos ou
desconsiderar os limites or¢amentarios do sistema. Significa reconhecer que a
justica em saude também depende da capacidade de avaliar situagdes diferentes

com instrumentos adequados as suas particularidades.
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Precisamos aprimorar modelos de avaliagdo que considerem a gravidade das
doencas, a inexisténcia de alternativas terapéuticas, os desfechos relevantes para
os pacientes e a possibilidade de producao continua de evidéncias apds a

disponibilizacdao de determinadas tecnologias.
A negociacao de precos, os mecanismos de compartilhamento de riscos e o
acompanhamento de resultados clinicos podem integrar esse debate, desde que

sustentados por critérios técnicos, transparéncia e seguranga juridica.

O tempo dos pacientes ndao pode ser submetido a atrasos administrativos

evitaveis

Uma discussao recente no cendrio internacional demonstra que a necessidade de
aperfeigcoar os processos de avaliacdo de medicamentos para doencas raras nao

€ uma preocupacao exclusiva do Brasil.

Em outubro de 2026, a agéncia reguladora norte-americana, FDA, anunciou uma
iniciativa para desenvolver um novo modelo de avaliagdao de tratamentos para
doencgas raras, reconhecendo que as particularidades dessas condigdes exigem
metodologias cientificas adaptadas a realidade de popula¢cdes reduzidas, sem

comprometer os critérios de seguranga, eficacia e qualidade.

A proposta contempla maior participacdao dos pacientes, utilizacdao de
metodologias cientificas e estatisticas inovadoras, colaboracdo de especialistas e

maior previsibilidade nos processos regulatérios.

Nao se trata de flexibilizar indiscriminadamente os critérios de aprovag¢ao, mas

de reconhecer que modelos tradicionais nem sempre conseguem responder
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adequadamente as caracteristicas de doencas que atingem populagcdes muito

pequenas e apresentam manifestagdes clinicas complexas.

No Brasil, a Anvisa também iniciou um processo de revisdo da RDC n? 205/2017,
gue estabelece procedimentos especiais para medicamentos destinados a
doencgas raras. A iniciativa representa uma oportunidade para discutir exigéncias
administrativas, prioridades regulatdrias e mecanismos capazes de conciliar rigor

cientifico e maior eficiéncia.

Esses movimentos apontam para uma reflexao importante: a eficiéncia dos
processos regulatorios também deve ser avaliada pela capacidade de oferecer

respostas em tempo compativel com as necessidades clinicas dos pacientes.

Em reportagem publicada pelo Futuro da Saude, em outubro de 2026, Antoine
Daher, presidente da FEBRARARAS, destacou que, para quem convive com uma
doenca rara, o tempo faz muita diferenca. A espera pode representar perda de
qualidade de vida ou danos irreversiveis. Essa perspectiva precisa fazer parte da

discussdo sobre politicas publicas.

O tempo administrativo, organizado em etapas, protocolos e prazos, nem sempre
corresponde ao tempo bioldgico de uma doencga progressiva. Para determinados
pacientes, meses de espera podem representar perda de fun¢gbes motoras,
comprometimento de 6rgdos, agravamento de limitacdes ou reducdo das

possibilidades terapéuticas.

E evidente que a urgéncia ndo elimina a necessidade de avaliacdo cientifica

criteriosa. A seguranca dos pacientes deve continuar sendo uma prioridade.
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Entretanto, é igualmente necessario reconhecer que a demora injustificada

também pode produzir consequéncias clinicas e humanas relevantes.

O problema, portanto, ndao esta na existéncia de etapas administrativas,
indispensaveis a segurancga, a transparéncia e a boa gestao. Esta nos atrasos
evitaveis, na falta de coordenacdo entre etapas, na repeticao de exigéncias e na
auséncia de respostas em prazo compativel com a evolugao clinica de doengas

progressivas.

Ha ainda um ponto que merece especial atencao: a aprovagao regulatoria nao

significa, necessariamente, acesso efetivo.

Entre o registro sanitario de um medicamento e sua chegada ao paciente existem
diferentes etapas, incluindo avaliagdo para incorporacado, negociacao de precos,
definicao de financiamento, elaboracao de protocolos, aquisi¢ao, distribuicao e

organizacdo da rede assistencial.

Cada uma dessas etapas possui fundamentos técnicos e administrativos
legitimos. O problema surge quando a falta de coordenacdo transforma

procedimentos necessarios em obstaculos prolongados ao cuidado.

O préprio Tribunal de Contas da Unido, por meio do Acérddo n? 674/2026,
identificou dificuldades no cumprimento dos prazos de disponibilizacdo de
tecnologias incorporadas ao SUS e determinou providéncias relacionadas a
adocdo de metodologias especificas para avaliacdo de tecnologias destinadas a

doengas ultrarraras.
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Nao basta, portanto, avancar no desenvolvimento cientifico ou reduzir o tempo
de anadlise regulatdria se os demais procedimentos continuarem desconectados.
A inovagao sé cumpre plenamente sua finalidade quando se transforma em
cuidado efetivo, disponivel para quem precisa e no momento em que ainda pode

produzir beneficio.

Um novo Congresso e a responsabilidade de transformar direitos em politicas

publicas

As eleicoes de 2026 também produziram mudancgas significativas na composicao

do Congresso Nacional, que assumira suas funcdes em fevereiro de 2027.

Na Camara dos Deputados, o PLelegeu 121 parlamentares, enquanto a federagao
formada por PT, PCdoB e PV conquistou 88 cadeiras. No Senado Federal, a
composicao também sera modificada, com a renovacgao de 40 dos 54 mandatos
disputados e uma distribuicao partidaria que exigira articulacdes entre diferentes

forcas politicas.

Esses niumeros revelam uma configuracao legislativa na qual o didlogo entre
partidos, bancadas e comissOes sera indispensavel para a construcao de

consensos.

Para a agenda das doencas raras, a mudanga representa simultaneamente a
necessidade de preservar avangos e a oportunidade de ampliar o compromisso

de novos representantes com questdes historicamente negligenciadas.

O cendrio legislativo também envolve a saida de parlamentares que

acompanharam determinadas pautas de salde e a chegada de representantes
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com diferentes experiéncias profissionais e prioridades. A renovacao
democratica é legitima e necessaria, mas nao pode significar a perda da memoria

institucional ou a interrupc¢ao de debates fundamentais para a populagao.

A saude precisa ser tratada como uma agenda de Estado, capaz de atravessar
legislaturas e reunir representantes de diferentes orientagdes politicas em torno

de objetivos concretos.

Algumas discussbes em andamento demonstram a relevancia desse
compromisso. Na Camara dos Deputados, o Projeto de Lei n? 4.973/2025, que
trata da cobertura de medicamentos de uso domiciliar por planos de saude para
determinadas doencas graves e raras, foi aprovado na Comissao de Saude e

aguarda anadlise na Comissao de Constituicdao e Justica e de Cidadania.

No Senado, o Projeto de Lei n? 6.172/2023 busca estabelecer expressamente na
Lei Organica da Saude o prazo maximo de 180 dias para a oferta de tecnologias
incorporadas ao SUS, fortalecendo a discussao sobre o cumprimento de prazos e

a efetividade das decisGes administrativas.

Sdo exemplos de matérias que demonstram como decisdes legislativas podem
repercutir diretamente na vida dos pacientes. Mas também evidenciam que a
aprovac¢ao de uma norma, isoladamente, nao garante aimplementacao do direito

que pretende proteger.

E necessdrio discutir a qualidade das propostas, seus impactos sobre o acesso, a

viabilidade de execucao e a fiscalizagao das obrigagdes estabelecidas.
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O novo Congresso tera ainda responsabilidades decisivas na discussao do
orcamento da saude, na fiscalizagao das politicas publicas, na regulamentacao de
direitos e no acompanhamento da atuacdo das instituicdes responsaveis pela
avaliacao e disponibilizacao de tecnologias.

Para as pessoas com doencas raras, isso significa que o debate parlamentar nao
pode se limitar a apresentacdao de projetos de lei ou a realizacdo de audiéncias
publicas.

E necessdrio construir uma agenda legislativa continua, com participacdo da
sociedade civil, acompanhamento das propostas, didlogo técnico e compromisso

com resultados mensuraveis.

Essa agenda deve ser suprapartiddria e alcancar também as comissdes
permanentes, frentes parlamentares e demais espacgos institucionais do
Congresso Nacional capazes de acompanhar a pauta. A renovacdao de mandatos
exige reconstruir interlocu¢cdes sem perder a memoria institucional nem os

avangos ja conquistados pelas pessoas com doengas raras.

A renovagao do Congresso deve ser acompanhada pela renovagao dos
compromissos com os pacientes, e ndo pela necessidade de recomecar, a cada
guatro anos, discussdes que ja deveriam ter produzido respostas concretas.

O Supremo Tribunal Federal em transformacgao e os desafios para o direito a

saude
As mudancgas institucionais que se aproximam nado estarao restritas ao Poder

Executivo e ao Congresso Nacional. O Supremo Tribunal Federal também devera

passar por uma importante recomposi¢do de sua composi¢do nos préximos anos.
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A aposentadoria antecipada do ministro Luis Roberto Barroso, em outubro de
2025, deixou uma vaga na Corte. A indicacdo de Jorge Messias para ocupa-la foi
rejeitada pelo Senado Federal em abril de 2026, permanecendo necessaria uma

nova escolha.

Além dessa vaga, estdo previstas, pelas regras atuais de aposentadoria
compulséria, as saidas dos ministros Luiz Fux, em 2028, Cdrmen Lucia, em 2029,

e Gilmar Mendes, em 2030.

Somadas, essas mudancas representam quatro oportunidades de recomposicao
do Tribunal no horizonte até 2030, consideradas a vaga atualmente aberta e as

aposentadorias previstas.

O processo de escolha dos ministros possui natureza institucional prépria: cabe
ao presidente da Republica realizar a indicagdao, mas a nomeac¢ao depende de
aprovacao pela maioria absoluta do Senado Federal, apds o procedimento

constitucional de analise e sabatina.

A nova configuracdao parlamentar, portanto, também participard de uma das

decisdes mais relevantes para o futuro do sistema de justica brasileiro.

Nao se trata de antecipar como futuros ministros interpretarao a Constituicao,
tampouco de atribuir posicionamentos juridicos a partir de suas indicacdes. A
independéncia judicial, a fundamentacdao das decisdes e o respeito a ordem
constitucional sdo exigéncias que devem prevalecer sobre qualquer conjuntura

politica.
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Entretanto, é necessario reconhecer que a composicdo do Supremo possui
relevancia para a interpretacao e a concretizacdao dos direitos fundamentais,

incluindo o direito a saude.

Nos ultimos anos, o STF assumiu papel central na definicao de parametros para

o fornecimento judicial de medicamentos.

Os julgamentos dos Temas 6 e 1.234 da repercussao geral estabeleceram critérios
para a concessdo excepcional de medicamentos nao incorporados ao SUS, além
de disciplinarem aspectos relacionados a competéncia jurisdicional, ao

financiamento e a atuagcdo dos entes federativos.

Essas decisGes buscaram conferir maior racionalidade, previsibilidade e
seguranca juridica as demandas de saude, enfrentando problemas histéricos
decorrentes da fragmentacdo das responsabilidades administrativas e judiciais.

Entretanto, a aplicacdo desses parametros também impde desafios importantes

para pessoas com doengas raras.

Entre os requisitos definidos no Tema 6 estd a apresentacao de evidéncias
cientificas de elevado nivel, com referéncia a ensaios clinicos randomizados e
revisdes sistematicas ou metanadlises. Embora o rigor probatdrio tenha
fundamento na necessidade de proteger pacientes e recursos publicos, sua
aplicacdo as doencas raras exige atencdo as limitagdes cientificas proprias de

populagdes pequenas e condi¢des de elevada heterogeneidade.

Em determinadas enfermidades, a realizagao de grandes estudos randomizados
pode ser metodologicamente invidvel ou apresentar obstaculos éticos e

operacionais relevantes.
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Essas dificuldades nao afastam os requisitos juridicos atualmente vigentes, mas
tornam ainda mais importante o aperfeicoamento das politicas de pesquisa
clinica, da avaliagdao de tecnologias e dos mecanismos administrativos capazes de

oferecer respostas adequadas.
O desafio estd em assegurar que a busca legitima pela uniformizagao dos critérios
juridicos nao desconsidere as particularidades cientificas e assistenciais dessas

condicdes.

O CNJ e o Fonajus também integram esse debate

A construcdo de parametros para a judicializacao da saude nao ocorre apenas no
Supremo Tribunal Federal. O Conselho Nacional de Justica, por meio do Férum
Nacional do Judicidrio para a Saude (Fonajus) e das Jornadas de Direito da Saude,
produz enunciados e orientagdes que influenciam a atuacao judicial nas

demandas de saude publica e suplementar.

Para a FEBRARARAS, esses espac¢os precisam contar com participa¢ao qualificada
da sociedade civil e considerar as especificidades das doencas raras, inclusive o
risco clinico da demora, as limitacdes inerentes a produc¢ao de evidéncias em
populagdes pequenas e os efeitos concretos dos critérios juridicos sobre o acesso

ao cuidado.

A recomposicdo do Supremo oferece, nesse contexto, uma oportunidade para

ampliar o debate publico sobre o papel das instituicdes na prote¢ao dos direitos

fundamentais.
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E importante que as sabatinas e discussdes institucionais também contemplem
questdes relacionadas ao direito a saude, a vulnerabilidade dos pacientes, a

avaliacao cientifica de tecnologias e ao acesso a justica.

Nao se espera que magistrados substituam gestores publicos ou determinem
politicas sanitarias com base exclusivamente em demandas individuais. Espera-
se, contudo, que o sistema de justica seja capaz de reconhecer situagdes de
violacdo de direitos e oferecer respostas juridicamente fundamentadas e

compativeis com a urgéncia das necessidades humanas.

O maior desafio ndo esta em saber quem ocupara as cadeiras do Supremo, mas
em assegurar que a interpretacao constitucional continue comprometida com a
protecdo da dignidade humana, a seguranca juridica e a efetividade dos direitos

fundamentais.

Um sistema justo ndao pode depender da judicializacao

A judicializacdao da saude tornou-se um dos principais pontos de tensao entre a

garantia dos direitos individuais e a organizagao das politicas publicas.

E legitimo que o Estado estabeleca critérios técnicos e juridicos para o acesso a
tratamentos. Entretanto, também é necessario reconhecer que pessoas com
doengas raras frequentemente enfrentam situagdes clinicas complexas, para as
guais o tempo de resposta das instituicdes pode ser determinante.

O Poder Judicidrio continua exercendo papel fundamental na garantia de direitos.
Mas nao podemos considerar normal que uma familia precise ingressar com uma
acao judicial para conseguir um atendimento que deveria estar organizado

dentro da prdpria rede de saude.

Pagina 15



=

FEBRARARAS

O objetivo de um sistema justo ndao deve ser simplesmente reduzir o nimero de
processos judiciais, mas reduzir as situacdes em que a auséncia de uma resposta

administrativa adequada torna a judicializacdo necessaria.
Essa mudanca exige didlogo entre gestores, profissionais de saude, érgaos de
avaliacdo, instituicdes de controle, pesquisadores, associacdes de pacientes e o

proprio sistema de justica.

Saude suplementar: os critérios de cobertura também precisam considerar as

doencas raras

O debate sobre acesso nao se limita ao SUS. No julgamento da ADI n2 7.265, o
Supremo Tribunal Federal fixou requisitos cumulativos para a cobertura, pelos
planos de saude, de tratamentos e procedimentos nao previstos no rol da ANS,
incluindo, entre outros pontos, a inexisténcia de alternativa terapéutica
adequada no rol, o registro na Anvisa e a comprovacao de eficacia e seguranca
com evidéncias cientificas de alto nivel. Para a concessao judicial, foram
estabelecidos ainda parametros de analise e consulta técnica ao NATJUS, quando

disponivel.

Esses parametros ampliam a exigéncia probatdria na saude suplementar e podem
produzir impactos especialmente relevantes nas doengas raras, nas quais o
tamanho reduzido das populacdes e a heterogeneidade clinica frequentemente
limitam a realizacdo de grandes estudos. O rigor técnico é indispensavel, mas ndo
pode tornar, na pratica, inalcangavel a cobertura excepcional admitida pelo

proprio ordenamento juridico.
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O financiamento deve considerar também o custo da falta de cuidado

A sustentabilidade do SUS é uma preocupacao legitima e indispensavel. Os
recursos publicos sao limitados, as necessidades da populagdo sao crescentes e

as escolhas orcamentarias exigem responsabilidade.

Mas a avaliagdo econdmica da saude nao pode se restringir ao preco de aquisicao

de um medicamento ou ao custo imediato de determinado procedimento.

Para as doencas raras, o planejamento financeiro também nao pode reproduzir
de forma automatica modelos concebidos para condi¢des de alta prevaléncia.
Populagdes pequenas, tecnologias especializadas, procedimentos de alta
complexidade e necessidade de cuidado multidisciplinar exigem critérios

orcamentdrios capazes de reconhecer essas particularidades.

A resposta nao esta em criar um teto rigido e isolado para as doencas raras, que
possa se converter em limite de acesso. Esta em assegurar previsao orcamentaria
identificavel, monitoramento da execucao, pactuacao federativa e financiamento
compativel com as linhas de cuidado, abrangendo medicamentos, exames,

terapias, procedimentos e assisténcia multiprofissional.

E necessdrio considerar hospitalizacdes potencialmente evitdveis, complicacdes
clinicas, perda de autonomia, necessidade de cuidados prolongados,
afastamento do trabalho, impactos sobre familiares e outras consequéncias
sociais e econdmicas do diagndstico tardio e do tratamento inadequado. Esse
custo social inclui também a sobrecarga econdmica dos cuidadores,

frequentemente familiares que reduzem sua jornada ou se afastam do trabalho
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para assumir cuidados continuos, com impacto direto sobre a renda e a

organizacao de todo o nucleo familiar.

A perspectiva econbmica ndo deve competir com a protecao dos direitos
fundamentais. Deve contribuir para identificar como utilizar os recursos

disponiveis de maneira eficiente, equitativa e socialmente responsavel.

Uma politica de saude capaz de identificar precocemente uma doenca, organizar
o cuidado e evitar complicacdes pode representar nao apenas uma conquista
para o paciente, mas também uma utilizacdo mais racional dos recursos publicos.
Por isso, precisamos ampliar a discussao sobre o valor em saude, adotando
indicadores que considerem resultados clinicos, qualidade de vida, autonomia,

experiéncias dos pacientes e impactos sociais de longo prazo.

O que precisamos exigir do proximo ciclo de governo?

O periodo de 2027 a 2030 deve representar uma oportunidade para consolidar

compromissos concretos com a populagdo que convive com doengas raras.

Nao se trata necessariamente de criar novas estruturas ou multiplicar promessas
legislativas. Muitas das respostas ja encontram fundamento nas politicas e
normas existentes. O desafio estd em assegurar sua implementacao,

coordenacao, financiamento e monitoramento.

O pais precisa de uma agenda que contemple a ampliacdo efetiva da triagem
neonatal, a reducdo do tempo até o diagndstico, a estruturacao de linhas de
cuidado, o fortalecimento dos servicos de referéncia, com garantia de cuidado

integral e articulacdo com redes regionais e ambulatdrios multidisciplinares, a
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formacao de profissionais, o acesso a tecnologias adequadamente avaliadas e a
protecdo da continuidade dos tratamentos, inclusive com ateng¢ao aos impactos

das regras de cobertura na saude suplementar.

Também é necessario avancar na ado¢ao de metodologias apropriadas a
avaliacao de tecnologias para doencgas raras e ultrarraras, no uso responsavel de
evidéncias de mundo real e na articulacdo entre as decisdes regulatdrias, as

avaliacdes de incorporacao e o planejamento da oferta assistencial.

Essa agenda deve incluir metas publicas, orcamento identificavel,
responsabilidades pactuadas entre Uniao, estados e municipios e indicadores que

permitam verificar os resultados alcangados.

Precisamos saber quanto tempo uma crianca aguarda pela confirmacao
diagndstica, quanto demora o encaminhamento ao especialista, quanto tempo
transcorre entre uma decisao de incorporagao e o acesso efetivo ao
medicamento e quantos pacientes permanecem sem acompanhamento

adequado.
Sem indicadores, ndo existe uma avaliacdo consistente dos avancos. Sem
transparéncia, o controle social perde forga. E sem continuidade administrativa,

conquistas importantes podem se tornar vulneraveis a mudangas de prioridades.

A responsabilidade é compartilhada.

Ao Executivo cabe planejar, financiar, coordenar e executar politicas publicas

capazes de responder as necessidades da populagao.
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Ao Legislativo cabe aperfeigoar o ordenamento juridico, fiscalizar a execugao das
politicas, discutir prioridades orgamentarias e assegurar que direitos
reconhecidos em lei encontrem condigdes concretas de implementagao.

Ao Judiciario cabe exercer sua fung¢do constitucional de garantia de direitos,
preservando a seguranca juridica e oferecendo respostas fundamentadas diante

de violagdes ou omissdes do poder publico.

E a sociedade civil cabe participar, acompanhar, propor e contribuir para que as
decisdes institucionais considerem também a realidade das pessoas diretamente

afetadas.

As associacdes de pacientes acumulam experiéncias importantes sobre barreiras
assistenciais, necessidades nao atendidas e consequéncias praticas das decisdes
publicas. Sua participacdao deve ocorrer de maneira transparente, independente

e efetiva.

Escutar os pacientes nao significa substituir evidéncias cientificas por opinides.
Significa reconhecer que a experiéncia de viver com uma doencga constitui uma
dimensao relevante para avaliar resultados, prioridades e necessidades de

cuidado.

Para além das eleicdes, um compromisso com a dignidade

Talvez o maior desafio do préximo ciclo politico seja compreender que um
sistema de salde verdadeiramente justo ndo se mede apenas pela existéncia de
leis, pelo niumero de tecnologias incorporadas ou pela ampliagao de estruturas

administrativas.
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Ele se mede pela capacidade de oferecer respostas oportunas, consistentes e
humanizadas as pessoas que dele necessitam.

A pessoa com doenca rara nao deveria precisar conhecer os complexos caminhos
administrativos, compreender disputas de competéncia entre entes federativos
ou recorrer constantemente a diferentes instituicdes para obter aquilo que a

Constituicdo ja Ihe assegura.

Também nao deveria depender de sua condicao econdmica, de seu endere¢o ou
da capacidade de mobilizacdao de sua familia para alcanc¢ar cuidados essenciais.

A eleicao passou. Os desafios permanecem.

O que devemos esperar dos representantes eleitos ndo é uma promessa de
solu¢do imediata para problemas historicamente complexos. E o compromisso
verificdvel de enfrentd-los com planejamento, responsabilidade, didlogo e

continuidade.

N3do importa qual tenha sido a escolha individual de cada eleitor. O direito a saude
pertence igualmente a todos, inclusive aqueles que nao participaram da escolha

de quem governa.

A verdadeira medida do compromisso de um pais com as pessoas com doengas
raras ndao esta no discurso de seus governantes, mas na distancia que consegue
reduzir entre o direito garantido pela Constituicdo e o cuidado efetivamente

recebido pelo paciente.

As urnas definem mandatos. A dignidade humana n3do pode depender deles. E,

para quem vive com uma doenga rara, o tempo do paciente ndo pode continuar
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submetido a atrasos administrativos evitdveis e incompativeis com a urgéncia

clinica.

FEBRARARAS — Federagao Brasileira das Associagoes de Doengas Raras
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