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Institui a Politica Nacional para
Doencas Raras no Sistema Unico de
Saude - SUS.

O CONGRESSO NACIONAL decreta:

Art. 1° Fica instituida a Politica Nacional para
Doencas Raras no Sistema Unico de Saude, com o objetivo de
proporcionar o acesso aos servigcos e aos cuidados adequados
aos pacientes diagnosticados com alguma forma de doencga rara
e, quando for o caso, O acesso aos tratamentos disponiveis no
mercado, inclusive por meio de mecanismos diferenciados para
0 registro sanitdrio e a incorporacdo de medicamentos o6rfaos,
no SUS.

§ 1° A Politica Nacional para Doencas Raras seré
implantada de forma articulada nas trés esferas de gestdo do
SUS por meio do estabelecimento de uma Rede Integrada de
Cuidados ao Paciente com Doenca Rara.

§ 2° A implementacdo da Politica Nacional para
Doencas Raras dar-se-& de forma gradativa até a sua plena
consolidacédo, com a implementacdo de uma fase de transicdo que
devera ser regulamentada por normativa do Poder Executivo, e
com duracdo maxima prevista de até trés anos.

Art. 2° Entende-se por doenca rara aquela que afeta

até sessenta e cinco em cada cem mil pessoas.
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TITULO I
REDE NACIONAL DE CUIDADOS AO PACIENTE COM DOENCA RARA
Secao I
Das Diretrizes e dos Cbjetivos

Art. 3° S&o diretrizes para o funcionamento da Rede
Nacional de Cuidados ao Paciente com Doenca Rara:

I - respeito aos direitos humanos, com garantia de
autonomia, independéncia e de liberdade dos pacientes com
doencas raras para fazerem as préprias escolhas;

IT - promogdo da equidade;

ITII - promocdo do respeito as diferencas e aceitacédo
de pessocas com doencas raras, com enfrentamento de estigmas e
preconceitos;

IV - garantia de acesso aos servigos e de sua
qualidade, ofertando cuidado integral e assisténcia
multiprofissional, sob a lbégica interdisciplinar;

V - atencdo humanizada e centrada nas necessidades
das pessoas;

VI - diversificacdo das estratégias de cuidado;

VII - desenvolvimento de atividades no territério,
que favorecam a inclusdo social com vistas a promogdo de
autonomia e ao exercicio da cidadania;

VIITI - énfase em servicos de base territorial e
comunitédria, com participacdo e controle social dos usuarios
e de seus familiares;

IX - reorganizacdo dos servicos em rede de atencéo
a satude regionalizada, com estabelecimento de acdes
intersetoriais para garantir a integralidade do cuidado;

X - promocdo de estratégias de educacdo permanente;
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XI - desenvolvimento da 1légica do cuidado para
pacientes com doencas raras, tendo como eixo central a
construcdo do projeto terapéutico singular; e

XII - desenvolvimento de pesquisa clinica e inovacgéo
tecnoldgica.

Art. 4° S&o objetivos da Rede Nacional de Cuidados
ao Paciente com Doenca Rara:

I - organizar uma linha de cuidados integrais que
perpasse todos os niveis de atencédo, promovendo, dessa forma,
a atencdo por intermédio de equipe multiprofissional, com
atuacédo interdisciplinar;

II - desenvolver acdes de prevencao e de
identificacdo precoce das doencgas raras;

ITT - promover cuidados em saude com servigcos de
reabilitacdo com o objetivo de melhorar a qualidade de vida
dos pacientes diagnosticados com doencgas raras, principalmente
aquelas que ndo contam com tratamento terapéutico disponivel
no mercado;

IV - promover a melhoria da qualidade de wvida dos
pacientes com doencas raras, em articulacdo com os o6rgédos de
assisténcia social;

V - desenvolver acdes intersetoriais de promocdo e
prevencdo a saude em parceria com organizacgdes governamentais
e da sociedade civil;

VI - produzir e ofertar informagdes sobre direitos
dos pacientes, medidas de prevencdo e cuidado e o0s servicos
disponiveis na rede, por meio de cadernos, cartilhas e manuais;

VII - incentivar a realizacdo de pesquisas e projetos

estratégicos destinados ao estudo da relevancia <clinica,
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eficdcia e qualidade e incorporacdo de tecnologias na Aarea de
genética clinica e doencas raras em geral;

VIII - qualificar a assisténcia e promover a educacgéo
permanente dos profissionais de satde envolvidos com a
implantacédo e a implementacgdo da Politica Nacional para Doencgas
Raras, em conformidade com os principios da integralidade e da
Politica Nacional de Humanizacd&o - PNH;

IX - regular e organizar as demandas e os fluxos
assistenciais da Rede de Cuidados ao Paciente com Doenca Rara;
e

X - construir indicadores capazes de monitorar e

avaliar a qualidade dos servigos e tratamentos prestados.

Secao II
Da Rede Nacional de Cuidados ao Paciente com Doenca Rara

Art. 5° A Rede Nacional de Cuidados ao Paciente com
Doenca Rara, que surge da articulacdo da Rede Integrada de
Cuidados ao Paciente com Doenca Rara, a qual contempla as trés
esferas de governo, serd constituida nos seguintes niveis:

I - atencdo bésica; e

IT - atencdo especializada.

§ 1° Na atencdo béasica, serdo identificadas e
acompanhadas as familias e individuos com problemas
relacionados a anomalias congénitas, erros inatos do
metabolismo, doencas geneticamente determinadas e doencas
raras ndo genéticas.

§ 2° Na atencdo especializada, serd realizado o

acompanhamento especializado multidisciplinar e os demais

|Pégna5de18 Parte integrante do Avulso do PLC n° 56 de 2016.




procedimentos do elenco deste nivel de atencdo dos casos
encaminhados pela atencdo béasica.

§ 3° A atencdo especializada serd composta por:

I - Unidades de Atencéo Especializada e
Reabilitacédo; e

IT - Centros de Referéncia.

Art. 6° O diagndéstico e o desenho da Rede Nacional
de Cuidados ao Paciente com Doenca Rara serdo estruturados em
trés acdes:

I - apresentacdo da Rede Nacional de Cuidados ao
Paciente com Doenca Rara;

IT - realizacdo de diagndéstico e andlise da situacédo
de saude e elaboracdo do desenho da Rede Integrada de Cuidados
ao Paciente com Doenca Rara, com o apoio das Comissdes
Intergestores Regionais - CIR das trés esferas de governo,
considerando as necessidades dos pacientes; e

ITIT - pactuacdo do desenho da Rede Integrada de
Cuidados ao Paciente com Doenca Rara e da proposta de Plano de
Acdo Estadual e do Distrito Federal, com a programacdo da
atencdo a saude dos pacientes com doencas raras, incluindo as
atribuicdes, as responsabilidades e o aporte de recursos
necessarios pela Unido, pelos Estados, pelo Distrito Federal
e pelos Municipios.

Art. 7° Ficam criados no ambito da Unido incentivos
de custeio mensais referentes a:

I - equipes profissionais; e

IT - procedimentos.
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§ 1° Caberd ao Poder Executivo fixar os valores dos
incentivos de que trata o caput e, por intermédio do Ministério
da Saude:

I - disciplinar a concessdo dos incentivos federais
de que trata o caput, bem como casos de interrupcgdo e de
devolucao dos recursos repassados; e

II - estabelecer mecanismos de fiscalizacdo da
aplicacdo dos respectivos recursos e de monitoramento e
avaliacdo dos servicgos e tratamentos prestados junto a Rede.

§ 2° A responsabilidade da Unido pelo financiamento
do disposto nesta Leil serd atendida por meio do disposto neste
artigo.

Art. 8° Eventual complementacdo dos recursos financeiros
federais repassados pelo Ministério da Saude para o custeio das
acdes da Politica é de responsabilidade conjunta dos Estados,
do Distrito Federal e dos Municipios, em conformidade com a
pactuacdo estabelecida na respectiva Comissdo Intergestores
Bipartite - CIB e Comissdo Intergestores Regional - CIR.

Art. 9° Atendidas as demais disposicdes desta Lei e
as respectivas normas regulamentadoras, 0s recursos previstos
neste Titulo serdo repassados a partir de categoria de
programacdo especifica junto ao Fundo Nacional de Saude - FNS
a fundos de salde municipais, estaduais e do Distrito Federal
como transferéncias correntes, regulares, automaticas e
obrigatérias, nos termos do disposto no art. 22 da Lei
Complementar n® 141, de 13 de janeiro de 2012, e do art. 3°
da Lei n°®° 8.142, de 28 de dezembro de 1990.
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Secdo IIT
Da Rede Estadual de Cuidados ao Paciente com Doenca Rara

Art. 10. Compete ao Grupo Condutor da Rede Estadual
de Cuidados ao Paciente com Doenca Rara:

I - implementar e executar a Politica Nacional para
Doencas Raras, no ambito de cada Estado;

IT - a implementagcdo de Diretrizes Clinicas e
Protocolos para atencdo ao paciente com doenca rara; e

III - o acompanhamento das acdes de atencdo a saude
definidas.

Paragrafo dunico. Os Grupos Condutores Estaduais
serdo compostos, paritariamente, por membros da Secretaria de
Estado da Saude, do(s) Centro(s) de Referéncia(s), dos
Conselhos de Secretarias Municipais de Saude - COSEMS e por
representantes de pacientes com doenga rara.

Art. 11. Para operacionalizacdo da Rede Estadual de
Cuidados ao Paciente com Doenca Rara ficam estabelecidas as
seguintes competéncias:

I - caberd ao Municipio, por meio da Secretaria de
Satde Municipal, gquando houver:

a) a contratualizacdo dos pontos de atencdo a saude
sob a sua gestdo, incluido o respectivo financiamento;

b) o monitoramento e a avaliacdo da Rede de Cuidados
ao Paciente com Doenca Rara no territdédrio municipal;

IT - caberd ao Estado, por meio da Secretaria de
Satde Estadual:

a) compor o Grupo Condutor Estadual;

b) a contratualizacdo dos pontos de atencdo a saude

sob a sua gestdo, incluido o respectivo financiamento;
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c) o monitoramento e a avaliacdo da Rede Estadual de
Cuidados ao Paciente com Doenca Rara no territdrio estadual,
de forma regionalizada;

d) o apoio a implementacdo e ao financiamento dos
pontos de atencdo sob gestdo municipal;

ITII - caberda a Unido, por intermédio do Ministério
da Saude, o apoio a implementacdo, ao financiamento, ao
monitoramento e a avaliacdo da Rede Nacional de Cuidados ao
Paciente com Doenca Rara.

Paragrafo uUnico. Ao Distrito Federal competem as

atribuic¢des reservadas aos Estados e aos Municipios.

Secao IV
Do Componente Atencdo Basica na Rede de Cuidados ao Paciente com
Doenca Rara

Art. 12. O componente Atencdo Basica na Rede Estadual
de Cuidados ao Paciente com Doenca Rara terd como pontos de
atencdo as Unidades Basicas de Satde - UBS e contard com o
Nucleo de Apoio a Saude da Familia - NASF.

Art. 13. A Atencdo Bésica na Rede Estadual de
Cuidados ao Paciente com Doenca Rara priorizard as seguintes
acdes estratégicas para a ampliacdo do acesso e da qualificacéo
da atencdo ao paciente com doenca rara:

I - promogdo da identificacdo precoce das Doencgas
Raras, por meio da qualificacdo do pré-natal e da atencdo na
primeira inféncia;

IT - acompanhamento dos recém-nascidos, tratamento
adequado das criancas diagnosticadas e o suporte as familias
conforme as necessidades;

III - educacdo em saude;
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IV - criacdo de linhas de cuidado e implantacdo de
protocolos clinicos que possam orientar a atencdo a saude dos
pacientes com doengas raras com o devido referenciamento para
os Centros de Referéncia; e

V - apoio e orientacdo as familias e aos

acompanhantes dos pacientes com doencas raras.

Secao V

Do Componente Atencdo Especializada e Reabilitacdo

Art. 14. O componente Atencdo Especializada e
Reabilitacdo contard com os seguintes pontos de atencédo:

I - estabelecimentos de satde habilitados em apenas
um Servico de Reabilitacdo; e

IT - Centros Especializados em Reabilitacdo - CER.

Pardgrafo Unico. Os estabelecimentos de satde
habilitados em apenas um Servico de Reabilitacdo até a data de
publicacdo desta Lei passam a compor a Rede de Cuidados ao
Paciente com Doenca Rara.

Art. 15. A implantacdo dos pontos de atencdo que
compdem o componente de Atencdo Especializada e Reabilitacédo
visa promover a melhoria da qualidade de wvida dos pacientes
com doengas raras, principalmente agquelas sem tratamento
medicamentoso disponivel no mercado, no admbito do SUS,
observadas as seguintes diretrizes:

I - proporcionar atengdo integral e continua aos
pacientes com doencgas raras; e

IT - garantir acesso a informacdo, orientacdo e

acompanhamento aos pacientes, familias e acompanhantes.
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Art. 16. Os pontos de atencdo do componente de
Atencdo Especializada e Reabilitacdo observardo as seguintes
regras de funcionamento:

I - constituir-se em servigco de referéncia regulado,
que funcione segundo base territorial e que forneca atencéo
especializada aos pacientes com doencas raras;

IT - estabelecer-se como lugar de referéncia de
cuidado e protecédo para usuarios, familiares e acompanhantes
nos processos de reabilitacdo;

ITI - trabalhar, em conjunto com o usuario, seus
familiares e acompanhantes, e de forma matricial na rede de
atencéo, baseados em avaliag¢des multidisciplinares das
necessidades e capacidades dos pacientes com foco na melhoria
da qualidade de vida;

IV - articular-se com a Rede do Sistema Unico de
Assisténcia Social - SUAS da Regido de Saude a que pertenca,
para acompanhamento compartilhado de casos, quando necessario.

§ 1° Os pontos de atencdo do componente de Atencéo
Especializada e Reabilitacdo poderdo constituir-se como
referéncia regional.

§ 2° 0Os pontos de atencdo do componente de Atencéo
Especializada e Reabilitacdo devem estar articulados, mediante
regulacdo, aos demais pontos da rede de atencdo, garantindo-se
a integralidade da linha de cuidado e o apoio qualificado as
necessidades de saude dos pacientes com doencas raras.

Art. 17. Os critérios definidos para implantacdo de
cada componente e seu financiamento por parte da Unido seréo
objeto de normas especificas, previamente discutidas e

pactuadas no ambito da Comissdo Intergestores Tripartite — CIT.
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Secao VI
Dos Centros de Referéncia

Art. 18. Cada Estado devera estruturar pelo menos um
Centro de Referéncia dentro do seu territédrio.

Paragrafo unico. Os Centros de Referéncia devem, na
medida do possivel, aproveitar a estrutura Ja existente em
universidades, tanto estaduais quanto federais, e nos
hospitais universitarios, em todo o territdério nacional,
podendo haver mais de um Centro de Referéncia por cada Rede

Estadual de Cuidado ao Paciente com Doenca Rara.

Secao YII
Do Acesso aos Medicamentos Orfdos para Doencas Raras

Art. 19. Fica reconhecido o direito de acesso aos
cuidados adequados aos pacientes diagnosticados com doencas
raras, o que inclui a provisdo de medicamentos oérfaos.

Art. 20. A necessidade de utilizacdo de medicamentos
6rfdos pelos pacientes deve ser identificada e determinada
pelos centros de referéncia do SUS ou certificados pelo SUS.

Art. 21. Os pacientes que receberem a indicacédo de
tratamento envolvendo a dispensacdo de um medicamento &érféo
integrardo, automaticamente, uma base de dados nacional por
meio da qual ele serad permanentemente monitorado.

Art. 22. A elegibilidade do ©paciente ©para o
recebimento de um medicamento o6rfdo serd reavaliada a cada
seis meses contados da data do diagnéstico.

Pardgrafo Unico. O disposto no caput ndo altera a

rotina de tratamento do paciente.

11
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TITULO IT
DA DISPONIBILIDADE DE MEDICAMENTOS ORFAOS PARA DOENCAS RARAS
Art. 23. Esta Politica Nacional para Doencas Raras
tem como objetivo agilizar a disponibilizacdo, no mercado
nacional, e a incorporacédo, no ambito do SUS, de medicamentos
6rfdos destinados ao tratamento de doencas raras visando
garantir o acesso da populacdo a esses medicamentos como forma

de concretizacdo do direito a saude.

Secao I
Da Analise Prioritdria de Medicamentos Orf&os Destinados ao Tratamento
de Doencas Raras

Art. 24. Fica estabelecido gque os medicamentos
6rfdos destinados ao tratamento de doencas raras terédo
preferéncia na andlise para concessdo de registro sanitédrio na
Agéncia Nacional de Vigildncia Sanitédria - ANVISA.

Pardgrafo Unico. Para os fins deste artigo, fica
definido o medicamento 6rfdo como sendo aquele destinado ao
diagnéstico, prevencdo e tratamento de doenca rara.

Art. 25. Uma vez atendida a definicdo apontada no
paradgrafo tUnico do art. 24, o medicamento receberd o
reconhecimento como medicamento 6rfdo, o que lhe garantira a
andlise prioritaria da solicitacgdo do registro sanitdrio, no
Pais.

§ 1° Sem prejuizo do disposto no caput, ficam
mantidos os critérios de anédlise utilizados pela Anvisa para
a concessdo do registro sanitéario.

§ 2° Com o intuito de tornar efetiva a prioridade da

andlise para a concessdo do registro sanitario, os produtores

12
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de medicamentos o6rfdos irdo submeter uma solicitacdo de
designagcdo de droga oérfd com no minimo seis meses de
antecedéncia da data de submiss&o do dossié de registro perante
a Anvisa.

§ 3° Com vistas a efetivacdo do disposto no § 2°, os
documentos a serem apresentados serdo estabelecidos por ato
regulatoério.

Art. 26. A Anvisa deve manifestar-se sobre o
reconhecimento da designacdo como medicamento 6rfdo e sobre a
concessédo do registro em até quarenta e cinco dias contados
das respectivas submissdes.

Art. 27. A n&o observédncia do prazo fixado no art. 26

implica a concessdo automatica do registro sanitéario.

Secao II
Do Processo de Fixacdo de Precos de Medicamentos Orfaos para Doencas
Raras junto a Cdmara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos - CMED

Art. 28. O dossié de registro de preco do medicamento
6rfdo junto a Cémara de Regulacdo do Mercado de Medicamentos,
a CMED, podera ser submetido e analisado concomitantemente com
o dossié de registro sanitario.

Pardgrafo Unico. A CMED, no processo de fixacdo de
preco, ndo poderd ultrapassar o dobro do prazo utilizado para

a concessédo do registro sanitario pela Anvisa.
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Segéo ITT
Da Incorporacdo do Medigamento Orféo para Doencas Raras no Sistema
Unico de Saude - SUS

Art. 29. Fica estabelecido o procedimento de
incorporacédo de medicamentos érfdos para tratamento de doencas
raras no ambito do Sistema Unico de Satde - SUS.

Art. 30. A decisdo pela incorporacdo do medicamento
6rfdo no SUS compete a Secretaria de Atencdo a Saude - SAS, do
Ministério da Satde - MS, conjuntamente com a Comissdo Nacional
de Incorporacdo de Tecnologias no Sistema Unico de Satde -
CONITEC.

Art. 31. A incorporacdo do medicamento 6rfdo deve
ser considerada sob o aspecto da relevédncia clinica e ndo sob
o0 aspecto da relacdo custo-efetividade.

§ 1° No que se refere aos critérios de seguranca,
eficidcia e efetividade dos medicamentos 6rfdos analisados pela
CONITEC, estes devem ser ponderados de acordo com as
especificidades das doencas raras.

§ 2° No que se refere a analise mencionada no § 1° deste
artigo, ela sera feita posteriormente ao fornecimento do
medicamento, por meio de um sistema nacional de acompanhamento
e monitoramento de todos 0s pacientes que receberem
medicamentos 6rfdos no territdrio nacional.

Art. 32. Serd incorporado no SUS, por meio da adocgédo
em protocolo clinico, o medicamento 6rf&o que se destina ao
tratamento de doencas raras no territdério nacional, e que
obedeca, cumulativamente, aos seguintes requisitos:

I - o medicamento deve ter sido registrado na Anvisa

como medicamento 6rfdo;

14
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IT - a doenca que o medicamento visa tratar deve ser
passivel de identificacdo diagndéstica de razoavel precisio;

ITI - deve haver evidéncia cientifica suficiente
mostrando que a doenca reduz consideravelmente a qualidade de
vida do paciente;

IV - deve haver evidéncia cientifica de que a
qualidade de vida do paciente pode ser melhorada em decorréncia
da utilizacdo do medicamento que se considera incorporar e do
medicamento que impeca a progressdo e/ou a manifestacdo da
doenca.

Paragrafo uUnico. Para os fins deste artigo, uma vez
incorporado o medicamento 6rfdo no SUS, o protocolo clinico da
doenca a qual ele se refere deve ser imediatamente elaborado
ou revisado, conforme o caso.

Art. 33. Anualmente haverd um mecanismo de avaliacéo
de precos de forma a equilibrar o impacto financeiro incidente
sobre o Ministério da Saude.

Art. 34. Fica instituido o Cadastro Nacional de
Pacientes com Doencas Raras no dmbito do Ministério da Saude,
cujo acompanhamento serd feito por um comité formado por
membros dos quadros da Secretaria de Assisténcia a Satde - SAS, por
representantes da sociedade civil organizada e por profissionais

de saude.
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Art.

publicacéo.

35.

Esta Leli entra em vigor na data de sua

CAMARA DOS DEPUTADOS, de setembro de 2016.

RODRIGO MAIA
Presidente
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