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b. Avaliar o contexto nacional e internacional das
pesquisas cientificas que envolvem as doencas
graves e medicamentos;

c. Debater a pesquisa, desenvolvimento e inovacao
na area de doencas graves;

d. Identificar os obstaculos para a adequada
atencdo a saude dos pacientes com doencas
graves;

e. Propor medidas que possam melhorar o acesso
aos medicamentos e farmacos experimentais;

www.fiocruz.br



Conhecimentos e experiencias
trazidos para o debate

Pessoals

Infectologista, mestrado e doutorado em pesquisa
clinica em doencas infecciosas pelo Instituto
Nacional de Infectologia Evandro Chagas
(INI)/Fiocruz

Institucionais

*Unidades téecnico cientificas dedicadas a pesquisa
basica e clinica; atencao, assisténcia e promocao da
saude; educacdo e comunicacao; controle de
qualidade; producao na area da salde
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Doencas Raras

Definicao por taxa de acometimento:
65/100.000 pessoas (OMS)

Cerca de 8000 tipos — 500 milhoes de
pessoas no mundo, 15 milhdes no Brasil

> 90% sem tratamento especifico
80% de origem genética




Contexto da Pesquisa na Area

« Grupos de pesquisa académicos: poucos,
mais dedicados a estudos bioguimicos e
pesquisa clinica

* Inovacao e desenvolvimento tecnoldgico a
cargo da industria farmacéutica

(Investimento direcionado para perspectiva
de venda futura)




Contexto da Pesquisa na Area

Atualmente grande interesse (= investimento das
Industrias) em medicamentos Orfaos:

*Anos 60 aos 2000: emenda Kefauver-Harris (EUA),
boom de medicamentos de uso amplo

SUculo XXI: tecnologia disponivel para terapia

Individualizada, diminuicao de blockbuster nos
portfolios

Quase a totalidade do desenvolvimento e
Inivacdo na area da ICH (EU, EUA e
Japao)




Pesquisa, Desenvolvimento e Inovacao na
Area de Doencas Raras

E no Brasil?

« Pesquisa basica: grupos académicos, falta
de politicas que estimulem parcerias para o
desenvolvimento (da bancada para o uso
clinico)

« Desenvolvimento e inovacao: transferéncia
de tecnologia de industrias transnacionais

(ex: Alfataliglicerase,
BioManguinhos/Fiocruz)




Pesquisa, Desenvolvimento e Inovacao na
Area de Doencas Raras no Brasil

 Pesquisa clinica: depende da opcao do
fabricante pelo pais, da existéncia de
servigos de salde com acesso aos
voluntarios e com profissionais treinados
nos diferentes processos da atividade




Obstaculos para Adegquada
Atencao aos Pacientes

 Implementacao incompleta da Politica
Nacional de Atencao Integral as Pessoas
com Doencas Raras (2014)

 Diagnostico tardio (treinamento de
profissionais de saude, laboratérios de
referéncia, informacoes para a populacao)

Experiéncia: IFF/Fiocruz




Condicoes para Aumentar o Acesso a
Produtos Investigacionais

1. Ter o produto em fase clinica de
desenvolvimento: incentivos financeiros,
fiscais e cientificos para:

— Pesquisa basica na area
— Plantas de producao de tecnologia avancada
— Formacao de pessoal capacitado

Resultados a medio / longo prazo,
Investimento alto, necessidade de continuidade



Condicoes para Aumentar o Acesso a
Produtos Investigacionais

2. Ambiente favoravel a pesquisa clinica:

— Cenario regulatorio mais favoravel (tempo de
analise, nimero de instancias de analise, acesso
pOs-estudo)

— Assoclacoes de pacientes organizadas e

conhecedoras de pesquisa clinica (voluntarios
Informados e estimulados)

— Formacao de pessoal capacitado




Condicoes para Aumentar o Acesso a
Produtos Investigacionais

3. Cadela de desenvolvimento completa, integrada e regulada
por Politicas Publicas que:

— Incentivem o desenvolvimento tecnoldgico

— Fomentem a formacao de pessoal capacitado para
pesquisa e producao em todos 0s niveis

— Garantam aporte adequado e continuo de investimentos
para toda a cadeia

— Melhorem o cenario regulatério
— Fortalecam a comunicacao em saude e a sociedade civil

Aprimorar formas de monitoramento, analise
critica e melhoria continua




Algumas Medidas Sugeridas

. Formulacéo de politicas intersetoriais
(planejamento, fazenda, saude, educacao, ciéncia
e tecnologia, ANVISA, CNS, etc) com
monitoramento e analise critica por equipe
conjunta de todos os setores envolvidos

. Atos legislativos que garantam o financiamento
adequado para a efetiva implementacao da
politica nacional

. Manutencao e aprimoramento do SUS, em
todos 0s seus Principios e pressuspostos




Algumas Medidas Sugeridas

A VIl Conferéncia Nacional de Saude (1988) elabora e propde
0 Sistema Unico de Saude (SUS) tendo como pressuposto
“Fazer Saude” em contraposicao a “Comprar Saude”

Atos que voltam a favorecer a idéia de saide como produto num cenario de:
*Doencas raras acometendo numero pequeno mas crescente de pacientes
*Medicamentos de alto custo

Investimento grande para ter desenvolvimento tecnologico, inovacao e capacidade
de producéo de produtos para diagnostico e tratamento

«Cenario de crise econémica

= Grande chance dos financiadores optarem por nao investir nesse tipo de
“compra”




Obrigada!
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