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Introducao: A incorporagao de novas tecnologias em saude é um grande desafio para os gestores, espe-
cialmente no que tange as doengas raras. A pesquisa sobre Avaliagdo de Tecnologias em Salde (ATS)
para doencas raras aborda os elementos técnicos das decisées da CONITEC, contudo, pouca atencéo
tem sido dada aos aspectos éticos do processo de incorporagédo de novas tecnologias para doencas raras
no SUS. Entender as vulnerabilidades e desigualdades existentes nesse contexto é fundamental para
o aprimoramento da participacdo social na ATS. A partir dessa problemética, este estudo teve como
objetivo refletir sobre a equidade na incorporacdo do medicamento Alfacerliponase (Brineura®) no SUS,
sob a dtica da bioética.

Métodos: Trata-se de um estudo descritivo e exploratério, baseado na analise documental quantitativa
e qualitativa dos relatérios e videos que compdem o processo de incorporacao do medicamento Alfa-
cerliponase (Brineura®) no SUS, publicados pela CONITEC em 2022, bem como dos acérdaos dos
tribunais federais (TRF) referentes ao medicamento. Os dados avaliados sé@o de dominio publico e foram
coletados de fontes secundérias disponiveis nos websites da CONITEC e dos tribunais.

Resultados: A Lipofuscinose ceroéide neuronal tipo 2 (CLN2) é uma doenga ultrarrara que afeta criancas
de 2 a 4 anos, com 25 casos diagnosticados desde 2006 e uma média de 5 casos novos por ano, sem
tratamento especifico no SUS. Em 2022 havia 15 pacientes com CLN2 vivos, 7 estavam em trata-
mento com Brineura® sob acao judicial. O processo de incorporacao da alfacerliponase (Brineura®) no
SUS evidencia o estado de vulnerabilidade dos pacientes com CLN2: criangas, portadoras de deficién-
cias, minoria, invisiveis socialmente, sem opgédo de tratamento. Tais vulnerabilidades se estendem aos
pais/cuidadores. Todas as contribui¢des durante a participacao social, na condi¢do de paciente, foram
feitas por meio de relato dos pais/cuidadores. Nao houve contribuicdes realizadas por pacientes sobre
experiéncia ou opinido. Na deliberagdo do Plenario, anterior a Audiéncia Publica, foi reconhecido o
dilema ético, mas prevaleceu a discussédo sobre custo-efetividade. Durante a Audiéncia Publica, 4 pais
participaram e foi possivel ver imagens de pacientes em 3 videos curtos produzidos por profissionais da
salide, sendo que um pai nao conseguiu abrir seu video. Nos procedimentos ndo ha diretriz especifica
para doencas raras, em face das vulnerabilidades. Quanto aos ac6rdaos dos tribunais federais sobre
Brineura®, foram encontradas evidéncias de desigualdade: 1 favoravel no TRF3; 11 no TRF4, sendo 8
nao favoraveis; 6 favoraveis no TRF5; nenhum no TRF1, TRF2 e TRF6.

Discussao e conclusoes: Diante das vulnerabilidades dos pacientes com CLN2, a auséncia de procedi-
mentos desiguais para analise das evidéncias e de mecanismos de protecdo da eticidade da avaliagao,
tal como existe na pesquisa, abala os principios da equidade e da participacdo social. A dependéncia
de judicializagdo para acesso a Unica tecnologia disponivel reforca as desigualdades. Sob a ética da
bioética, sugere-se a participagéo de representante da Comissao Nacional de Etica em Pesquisa nos
processos que envolvam doengas raras e de uma diretriz metodolégica que dé voz e torne o paciente
visivel, considerando a dimensao ética e social da doenca, para promover a equidade social.
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