Ministério da Saude
Assessoria Especial de Assuntos Parlamentares e Federativos

OFICIO N© 1749/2023/ASPAR/MS
Brasilia, 03 de novembro de 2023.

A Sua Exceléncia o Senhor
Senador Rogério Carvalho
Primeiro-Secretario do Senado Federal

Referéncia: Requerimento de Informacgao n° 85/2023

Assunto: Informacoes sobre as acoes deste Ministério da Salude para pessoas
com doencas raras.

Senhor Primeiro-Secretario,

1. Cumprimentando-o cordialmente, em atencao ao Oficio n® 949/2023,
proveniente da Primeira Secretaria do Senado Federal, referente
ao Requerimento de Informacao n° 85/2023, de autoria da Senhora
Senadora Damares Alves (Republicanos/DF), por meio do qual sao requisitadas
informacOes sobre as acbes deste Ministério da Saude para pessoas com
doencas raras, sirvo-me do presente para encaminhar as informacoes prestadas
pelas areas técnicas da Secretaria de Ciéncia, Tecnologia, Inovacao e Complexo
da Salde, conforme NOTA INFORMATIVA N°© 23/2023-DECIT/SECTICS/MS
(0037004221) e NOTA TECNICA N° 470/2023-CITEC/DGITS/SECTICS/MS
(0037033310).

2. Desse modo, no dmbito do Ministério da Saude, essas foram as
informacgdes exaradas pelo corpo técnico sobre o assunto.

3. Sem mais para o momento, este Ministério permanece a disposicado
para eventuais esclarecimentos que se facam necessarios.

Atenciosamente,

NISIA TRINDADE LIMA
Ministra de Estado da Saude



. Documento assinado eletronicamente por Nisia Veronica Trindade Lima,
eil _. | Ministra de Estado da Saude, em 06/11/2023, as 18:51, conforme horario
il lﬁy oficial de Brasilia, com fundamento no § 39, do art. 4°, do Decreto n°® 10.543,

| cletronica de 13 de novembro de 2020; e art. 8°, da Portaria n® 900 de 31 de Marco de
2017.

p A autenticidade deste documento pode ser conferida no site

< http://sei.saude.gov.br/sei/controlador externo.php?

* acao=documento conferir&id orgao acesso externo=0, informando o
1% codigo verificador 0037069958 e o codigo CRC 3D5543DD.
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Ministério da Saude
Secretaria de Ciéncia, Tecnologia, Inovagdo e Complexo da Saude
Departamento de Ciéncia e Tecnologia

NOTA INFORMATIVA N° 23/2023-DECIT/SECTICS/MS

Referéncia SEI: 0032216820 e 0036994899
Registro NUP: 25000.030464/2023-76
Interessado: Senado Federal

ASSUNTO

Vem a este Departamento de  Ciéncia e Tecnologia
(Decit/SECTICS/MS) os autos do processo qualificado em epigrafe, em razdo do
Despacho COGAD/SECTICS (0036994899) que trata do Requerimento de
Informagdo n° 85/2023, de autoria da Senhora Senadora Damares
Alves (Republicanos/DF), por meio do qual requisita a Senhora Ministra de
Estado da Saude, Nisia Trindade Lima, informacdes sobre as acles deste
Ministério da Saude para pessoas com doengas raras, em especial no que se
refere:

1. as acles, programas e politicas em planejamento e desenvolvidos
por este Ministério para as pessoas com doengas raras, com indicagdo de ato
normativo (se houver), diretrizes, objetivos, e metas de cada um deles;

2. os parceiros envolvidos em cada acdo, programa e politica; e
3. o orcamento (a ser) investido por acdo, programa e politica.
ANALISE

Em atendimento ao requerimento de informagdo, a priori, cumpre
informar que este Departamento de Ciéncia e Tecnologia da Secretaria de
Ciéncia, Tecnologia, Inovacdo eComplexo daSaude do Ministério da Saude
(Decit/SECTICS/MS) atua como o principal agente fomentador de conhecimentos
cientificos, tecnoldgicos e de inovagdo em salde no ambito do Governo Federal.
Cabe ao Decit/SECTICS/MS, dentre outras competéncias, coordenar e executar
as agbes do Ministério da Saude no campo de pesquisa e desenvolvimento em
salde e promover a realizagdo de pesquisas em temas prioritarios ao Sistema
Unico de Saude (SUS), além de produzir sinteses de evidéncias cientificas para
subsidiar a tomada de decisao do gestor federal do SUS, com fulcro no Decreto
n. © 11.358, de 19 de janeiro de 2023. Desta feita, cabe a este Departamento
de Ciéncia e Tecnologia manifestar-se no ambito de suas competéncias,
conforme referenciado.

No que concerne ao item "“1”, que questiona quais ag0es,
programas e politicas sdo desenvolvidas para as pessoas com doengas raras,
esclarecemos que por meio dos programas de renuncia fiscal, entre eles
Programa de Apoio ao Desenvolvimento Institucional do SUS (Proadi-SUS), o
Programa Nacional de Atengdo a Saude Oncoldgica (Pronon) e o Programa
Nacional de Atengdo a Saude da Pessoa com Deficiéncia (Pronas/PCD), sdo
desenvolvidas pesquisas cientificas e tecnoldgicas em variados campos do
conhecimento em saude, incluindo doengas raras.

O Proadi-SUS, regulamentado pela Lei n. © 12.101, de 27 de
novembro de 2009, alterada pela Lei Complementar n. © 187, de 16 de
dezembro de 2021, é um programa que visa fortalecer o SUS mediante parcerias
com hospitais filantropicos reconhecidos como Hospitais de Exceléncia.
Historicamente, desde o inicio desse programa em 2009, a cada triénio
pesquisas sdo aprovadas com o intuito de contribuir para a melhoria do SUS.

O Programa Nacional de Apoio a Atengdo Oncoldgica (Pronon) e o
Programa Nacional de Apoio a Atencdo da Saude da Pessoa com Deficiéncia
(Pronas/PCD) foram instituidos nos termos da Lei n. © 12.715, de 17 de
setembro de 2012, recentemente alterada pela Lei n. © 14.564, de 04 de maio
de 2023. Ambos sdo programas que utilizam recursos provenientes de rendncia
fiscal com a finalidade de ampliar a oferta de servicos médico-assistenciais;
incentivar a formagdo, o treinamento e o aperfeiczoamento de recursos humanos;
e realizar  pesquisas clinicas, epidemioldgicas, experimentais e
socioantropoldgicas.

No que diz respeito ao item “2” que solicita informar quais os
parceiros envolvidos em cada agdo, programa e politica, cabe esclarecer que
participam do Proadi-SUS seis hospitais de reconhecida exceléncia, a saber:
Associacdo Beneficente Siria - Hospital do Coragdo; Associagdo Hospitalar
Moinhos de Vento; Hospital Alemao Oswaldo Cruz, Sociedade Beneficente de



Senhoras Sirio Libanés, Sociedade Beneficente Israelita Brasileira Albert
Einstein e Real e Benemérita Associagdo Portuguesa de Beneficéncia. Participam
dos programas Pronon e Pronas/PCD, instituicdes de prevencdao e combate ao
cancer e as que se destinam ao tratamento de deficiéncias fisicas, motoras,
auditivas, visuais, mentais, intelectuais, multiplas e de autismo, classificadas
como pessoas juridicas de direito privado, associativas ou fundacionais, sem
fins lucrativos, devidamente credenciadas junto ao Ministério da Saude.

Quanto ao item “3” que questiona o valor investido nessas agdes,
ressalta-se que, desde 2018, por meio de recursos oriundos de renuncia fiscal
nos trés programas Proadi-SUS, Pronon e Pronas/PCD foram investidos
aproximadamente R$ 127 milhdes em pesquisas cientificas que abordam
diferentes doengas raras, dentre as quais podemos destacar a Sindrome de
Dravet, Sindrome da transfusdo feto-fetal, hipopituitarismo, Sarcoma de Ewing,
erros inatos do metabolismo, além de estudos sobre a aplicacdo da gendmica
para o diagnédstico de doengas raras.

Ainda no contexto de suas competéncias, este Decit estabeleceu o
Servigo de Produgdo de Evidéncias para Apoio a Tomada de Decisdo, a fim de
promover o uso sistematico de evidéncias como subsidio para a tomada de
decisdo dos gestores do Ministério da Saude, por meio da producdo e fomento
de estudos secundarios (levantamento e sintese de evidéncias cientificas
disponiveis na literatura). O link do portfélio de produtos do servigo de
evidéncias esta disponivel
em: https://bvsms.saude.gov.br/bvs/publicacoes/servico _producao_apoio_evidencias tomada decisao portifolio produtos.pdf

As sinteses de evidéncias tém por caracteristica metodoldgica a
identificacdo e avaliagdo de estudos disponiveis na literatura cientifica feitas
em tempo habil para subsidiar a tomada de decisdo em saude. Dentre os
servicos ofertados para sintese de evidéncias, encontra-se o sumario de
resumos, que consiste em um conjunto de evidéncias disponiveis sobre um
topico, organizadas de forma que a evidéncia de maior certeza seja apresentada
primeiro. Isto posto, informa-se que nos ultimos dois anos foram elaborados
dois estudos de respostas rapidas acerca de doencas raras, na modalidade
sumarios de resumos, sendo eles:

. Mapeamento de definicdo de doencas raras, produzido em 2021;

. Terapia com células-tronco para tratamento de
mielomeningocele, também produzido no ano de 2021.

Adicionalmente, em busca no repositério Pesquisa Saude por
pesquisas que investigam doencas raras financiadas pelo Programa Pesquisa
para o SUS (PPSUS) e pelo Fomento Nacional, com o recorte temporal entre os
anos de 2019 e 2023, foram identificados 13 projetos de pesquisa, perfazendo o
total de R$ 14.787.257,00 e que investigam 25 doengas, citadas a seguir. Como
referéncia para a realizagdo da busca no repositério, foi utilizada uma lista de
22 doencgas raras definidas no projeto que estrutura a Rede Nacional de
Doencas Raras (RARAS). Trata-se de um projeto multicéntrico que investiga as
doencgas raras mais prevalentes no pais e que representam os maiores custos
para o SUS. Adicionalmente, por meio das palavras-chave “doengas raras” foram
elencadas outras trés doencas relevantes que contam com financiamento deste

Decit.
. Osteogenese imperfeita;
. Sindrome de Prader-Willi;
. Acromegalia;
. Angioedema hereditério;
. Angiodema associado a deficiéncia de C1 esterase;
. Homocistinuria classica;
. Fenilcetonuria;
. Polineuropatia Amiloiddtica Familial;
. Atrofia Muscular Espinhal;
. Fibrose cistica;
. Distrofia Muscular de Duchenne;
. Doenga de Gaucher;
° Esclerose lateral Amiotrofica;
. Mucopolissacaradiose I;
. Mucopolissacridose tipo II;
. Mucopolissacridose tipo IVA;
. Mucopolissacridose tipo VI;

. Mucopolissacridose tipo VII;


https://bvsms.saude.gov.br/bvs/publicacoes/servico_producao_apoio_evidencias_tomada_decisao_portifolio_produtos.pdf
https://pesquisasaude.saude.gov.br/

. Hemoglobinuria Paroxistica Noturna;

. Deficiéncia de biotinidase;

. Doenga de Pompe;

. Sindrome de Turner;

. Telomeropatias.;

. Epidermélise Bolhosa Distrofica Recessiva;
. Lipodistrofia.

Ainda, por meio do Programa Nacional de Gen6mica e Salde de
Precisdo - Genomas Brasil, instituido pela Portaria n. © 1.949, de 4 de agosto
de 2020, o Departamento de Ciéncia e Tecnologia tem fomentado dois projetos
que tratam de doencas raras: a Rede Nacional de GenOGmica Cardiovascular
(Renomica) e projeto Genomas Raros: aplicagdo da gendmica para o diagnostico
de doencas raras e do risco hereditario de cancer no Brasil em servigos publicos
de salde. Este Ultimo, viabilizado por meio do Programa de Apoio ao
Desenvolvimento Institucional do SUS (Proadi-SUS). Vale ressaltar que ambos
os projetos buscam investigar a implantagdo de novas tecnologias de
diagnédstico precoce dos pacientes portadores de doengas raras, contribuindo
para o fortalecimento do SUS nas areas da gendOmica e salde de precisdo. O
investimento somado alcanga o valor de R$ 72.381.668,52.

Ademais, no ambito do Programa Genomas Brasil, em 2020, foi
realizada a Chamada MS-SECTICS-DECIT-DGITS-DECEIIS/CNPg n. © 26/2020 -
Plataformas Inovadoras em Terapias Avancadas. Os produtos de terapias
avangadas sdo produtos bioldgicos obtidos a partir de células e tecidos
humanos que foram submetidos a um processo de fabricacdo, além dos
produtos de terapia génica, que consistem em uma sequéncia de acidos
nucleicos que regulam ou alteram uma sequéncia genética das células.Esses
produtos tém como objetivo tratar, prevenir ou até mesmo diagnosticar uma
doencga, o que representa uma grande promessa terapéutica para enfermidades
complexas e sem alternativas médicas disponiveis. Muitos desses produtos
atendem a doencas raras, sendo que a chamada financiou 30 propostas de
pesquisa com o objetivo de promover o desenvolvimento cientifico, tecnoldgico
e a inovagcdo do pais, por meio do desenvolvimento de plataformas de
conhecimento, testagem e exploragdo em torno de conceitos inovadores com
tecnologia nacional para obtencdo e desenvolvimento de produtos de terapias
avancgadas (PTA).

A referida Chamada Publica disponibilizou mais de R$ 47 milhdes
oriundos dos orgamentos do Departamento de Ciéncia e Tecnologia (Decit),
Departamento de Gestdo e Incorporacdo de Tecnologias em Saude (DGITIS) e
Coordenagdo-Geral do Complexo Industrial e Inovagdo em Saude (CGCIS) para
apoiar a execugao de projetos de pesquisa que objetivassem desenvolver
plataformas de conhecimento.

Por fim, insta ressaltar que ha a previsdo de agdo futura relacionada
a doencas raras, relativa a publicacdo de edital no tema Salude de Precisdo para
o SUS, no valor de R$ 100 milhdes, com escopo para o desenvolvimento de
terapias avancadas, novos métodos diagndsticos e outras ferramentas de ponta
para doencas cronicas, englobando, dentre outras, cancer e doengas raras.

CONCLUSAO

Sao estas as informagdes que este Decit/SECTICS/MS tem a prestar
no momento.

JULIANA MIRANDA CERQUEIRA
Consultora Técnica

De acordo.

ANA MARIA CAETANO DE FARIA
Diretora do Departamento de Ciéncia e Tecnologia

.. Documento assinado eletronicamente por Ana Maria Caetano de Faria,
- eil _. | Diretor(a) do Departamento de Ciéncia e Tecnologia, em 31/10/2023, as
Di=le [1" 13:46, conforme horario oficial de Brasilia, com fundamento no § 3°, do art.

| &ietrbnica 49, do Decreto n°® 10.543, de 13 de novembro de 2020; e art. 89, da Portaria
n° 900 de 31 de Marco de 2017.

— .. Documento assinado eletronicamente por Juliana Miranda Cerqueira,
ei| _. | Consultor(a) Técnico(a), em 31/10/2023, as 13:49, conforme horario
;gmm; [1" oficial de Brasilia, com fundamento no § 39, do art. 4°, do Decreto n® 10.543,

| eletrénica de 13 de novembro de 2020; e art. 89, da Portaria n® 900 de 31 de Marco de
2017.

m A autenticidade deste documento pode ser conferida no site
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Ministério da Saude
Secretaria de Ciéncia, Tecnologia, Inovagdo e Complexo da Saude
Departamento de Gestdo e Incorporacdo de Tecnologias em Saude
Coordenacgdo de Incorporacao de Tecnologias

NOTA TECNICA NO° 470/2023-CITEC/DGITS/SECTICS/MS
ASSUNTO: Requerimento de Informagcdo n° 85/2023 - Solicita

informacdes acerca de acdes do Ministério da Saude para atendimento de
pessoas com doencgas raras.

NUP: 25000.030464/2023-76.

INTERESSADO: Senado Federal - Gabinete da Senadora Damares Alves.

I. OBJETIVO

Esta Nota Técnica tem por objetivo apresentar informacdes sobre as diretrizes
clinicas para tratamento de pacientes com doencas raras.

I1. DOS FATOS

Trata-se do Requerimento de Informagdo n© 85/2023 (0032216820), de
28/03/2023, o qual solicitou:

“1. as acbes, programas e politicas em planejamento e desenvolvidos por
este Ministério para as pessoas com doencas raras, com indicacdo de ato
normativo (se houver), diretrizes, objetivos, e metas de cada um deles;

2. os parceiros envolvidos em cada agdo, programa e politica; e

3. 0 orgamento (a ser) investido por acdo, programa e politica.”.

Os autos foram encaminhados ao Departamento de Gestdo e Incorporacdao de
Tecnologias em Saude - DGITS/SECTICS/MS e ao Departamento de Ciéncia e
Tecnologia - DECIT/SECTICS/MS, ambos da Secretaria de Ciéncia, Tecnologia,
Inovagdo e Complexo da Saude, para emissdo de nota conjunta. A resposta esta
adstrita as competéncias das areas, conforme insculpido no Decreto n° 11.358,
de 19 de janeiro de 2023.

III. DA ANALISE
II1.1. Do questionamento 1
Colaciona-se abaixo o questionamento:

"1. as acbes, programas e politicas em planejamento e desenvolvidos por
este Ministério para as pessoas com doengas raras, com indicagdo de ato
normativo (se houver), diretrizes, objetivos, e metas de cada um deles;"

Dentro das competéncias do DGITS/SECTICS/MS esclarece-se que o Ministério
da Saude elaborou e publicou, em 2014, de forma pactuada com Estados,
Municipios, associacbes de familiares e pessoas com doencas raras e
especialistas na area, a Politica Nacional de Atengdo Integral as Pessoas com
Doencas Raraslll e as Diretrizes para Atencdo Integral as Pessoas com Doencas
Raras[2l,

O documento é de carater nacional e deve ser utilizado pelas Secretarias de
Salde dos Estados, do Distrito Federal e dos Municipios na regulacdo do acesso
assistencial, autorizacdo, registro e ressarcimento dos procedimentos
correspondentes, e pelos Servigos de Saude habilitados junto ao SUS. A
organizacdo da atencdo segue a ldgica de cuidados, produzindo saude de forma
sistémica, por meio de processos dinamicos voltados ao fluxo de assisténcia ao
usuario.
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A assisténcia ao usuario deve ser centrada em seu campo de necessidades,
vistas de forma ampla. No que se refere a atencdo especializada em doenca
rara, foram estruturados Servicos de Atencao Especializada e Servicos de
Referéncia em Doencas Raras como componentes estruturantes complementares
a Rede de Atencdo a Saude. A atencdo aos familiares e pacientes que vivem
com doengas raras deverd garantir a estruturacdo da atencdo de forma
integrada e coordenada em todos os niveis, desde a prevengdo, acolhimento,
diagndstico, tratamento (baseado em protocolos clinicos e diretrizes
terapéuticas), apoio até a resolucdo, seguimento e reabilitacdo; acesso a
recursos diagnosticos e terapéuticos; acesso a informagdo e ao cuidado e
aconselhamento genético, quando indicado.

No ambito de competéncias da Conitec, sdo elaboradas as diretrizes clinicas,
que sdo documentos baseados em evidéncias cientificas, que visam a garantir
as melhores praticas para o diagndstico, tratamento e monitoramento dos
pacientes no ambito do SUS, tais como protocolo clinico e diretrizes
terapéuticas, protocolo de uso e diretrizes brasileiras ou nacionais. Vejamos a
definicdo de cada tipo de documento:

e Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas - PCDT: documento que
estabelece critérios para o diagnostico da doenca ou do agravo a saude, o
tratamento preconizado, com os medicamentos e demais produtos
apropriados, quando couber, as posologias recomendadas, os mecanismos
de controle clinico e o acompanhamento e verificagdo dos resultados
terapéuticos, a serem seguidos pelos gestores do SUS;

e Protocolo de Uso: documento de escopo mais estrito, que estabelece
critérios, parametros e padrées para a utilizagdo de uma tecnologia em
salde especifica para determinada doenca ou condicdo; e

e Diretrizes brasileiras ou nacionais: documentos norteadores das melhores
praticas a serem seguidas por profissionais de saude e gestores, sejam
eles do setor publico ou privado da saude.

A tabela abaixo informa as diretrizes clinicas para doencas raras que foram
avaliadas pela Comissdo:

Documento Diretriz Clinica Doenga rara
1 PCDT Acromegalia Acromegalia
2 PCDT Anemia Hemolitica Anemia hemolitica autoimune
Autoimune

Angioedema Hereditério
Associado a Deficiéncia

3 PCDT de C1 Esterase (Ci- Angioedema associado a deficiéncia de C1 esterase (C1-INH)
INH)
4 PCDT Artrite Reativa - Doenca Artrite reativa - Doenca de Reiter
de Reiter

Atengdo Integral as
pessoas com Doencas
Raras no Sistema Unico
de Saude - SUS

5 | Diretrizes

Atrofia Muscular
6 PCDT Espinhal 59 tipos 1 e 2

Cuidados de Pacientes
com Epidermdlise

8 gr':‘:itlggss Bolho§a (antigo Epidermdlise bolhosa
Epidermdlise Bolhosa
Hereditaria e Adquirida)
9 PCDT Dgfl)ct'ien?gfsge Deficiéncia de biotinidase
Deficiéncia do Hormonio
10 PCDT de Crescimento - Deficiéncia do horménio de crescimento - hipopituitarismo
Hipopituitarismo
11 PCDT Dermato.polllm.|05|te € Dermatopolimiosite e polimiosite
Polimiosite
12 PCDT Diabete insipido Diabete insipido
Diagndstico Etioldgico
13| Protocolo da Deficiéncia Deficiéncia intelectual
Intelectual
14 PCDT Distonias e E§pasmo Distonias e espasmo hemifacial
Hemifacial
15 PCDT Doenga de Crohn Doenga de Crohn
16 IIBDrIar(:itIZT;Ss Doencga de Fabry Doenca de Fabry
17 PCDT Doenca de Gaucher Doenca de Gaucher

Nk iean Nancan Aa Aimam s

Atencg3o Integral as pessoas com Doengas Raras no SUS

Atrofia muscular espinhal 5q tipos 1 e 2

PCDT Colangite Biliar Primaria Colangite biliar primaria




vireLrizZes

poeiicd ue nNieindiin-=

18 Brasileiras Pick Tipo C Doenga de Niemann-Pick Tipo C
Doenga de Paget (antes
19 PCDT Doenga de Paget - Doenga de Paget
Osteite Deformante)
20 PCDT Doenca de Pompe Doenca de Pompe
21 PCDT Doenca de Wilson Doenca de Wilson
22 PCDT Doenga Falc!forme Doenga falciforme (Anemia Falciforme)
(Anemia Falciforme)
Emicizumabe por
Pacientes com Hemofilia
Protocolo | A e Inibidores do Fator - S
23 de Uso VIII Refratérios ao Hemofilia A e inibidores ao Fator VIII
Tratamento de
Imunotolerancia
24 PCDT Esclerv_:)se ,L_ateral Esclerose lateral amiotrofica
Amiotrofica
25 PCDT Esclerose Multipla Esclerose multipla
26 PCDT Esclerose Slstemlca Esclerose sistémica (esclerodermia)
(esclerodermia)
27 PCDT Espondilite Ancilosante Espondilite ancilosante
28 PCDT Fenilcetonuria Fenilcetonuria
29 PCDT Fibrose Cistica Fibrose cistica
30 PCDT Henjogloblnurla Hemoglobinuria paroxistica notumna
Paroxistica Noturna
31 PCDT Hepatite Autoimune Hepatite autoimune
32 PCDT Hidradenite Supurativa Hidradenite supurativa
33 PCDT Hlperpla5|9 _Adrenal Hiperplasia adrenal congénita
Congénita
34 PCDT Hipertensdo Pulmonar Hipertensdo pulmonar
35 PCDT Hipoparatireoidismo Hipoparatireoidismo
36 PCDT Hlpotlre(A)lc.ilsmo Hipotireoidismo congénito
Congénito
37 PCDT Homocistinuria Classica Homocistinuria classica
38 PCDT Ictioses Hereditarias Ictioses hereditarias
Imunodeficiéncia
39 PCDT Primaria Com Defeitos Imunodeficiéncia primaria com defeitos de anticorpos
de Anticorpos
40 PCDT Insuficiéncia Adrenal Doenga de Addison
41 PCDT Ins,uf_|C|enC|’a . Insuficiéncia pancreatica exocrina
Pancreatica Exocrina
42 PCDT Llpofuscmose_CerOIde lipofuscinose ceroide neuronal tipo 2
Neuronal tipo 2
43 PCDT Linfangioleiomiomatose Linfangioleiomiomatose
44 PCDT LUPUS. ErLtematoso LUpus eritematoso sistémico
Sistémico
45 PCDT Miastenia Gravis Miastenia Gravis
46 PCDT Mucopollstis;ct):alrldose do Mucopolissacaridose do tipo I
47 PCDT Mucopollfispaoc?;ldose do Mucopolissacaridose do tipo II
48 PCDT Mucopoll'ssacarldose do Mucopolissacaridose do tipo VII
tipo VII
Mucopolissacaridose . - .
49 PCDT tipo IV A Mucopolissacaridose tipo IV A
50 PCDT Mucopotlilsgavclarldose Mucopolissacaridose tipo VI
51 PCDT Osteogénese Imperfeita Osteogénese Imperfeita
52 PCDT _Po_Iln,eyropatla_ . Polineuropatia amiloidética familiar
Amiloidotica Familiar
Fatores de coagulagdo
para a profilaxia
53 Protocolo primaria em caso de Hemofilia A e B
de Uso hemofilia grave (antes
Profilaxia Primaria para
Hemofilia Grave)
Plrpura
54 PCDT Trombocitopénica Purpura trombocitopénica idiopatica
Idiopatica
55 PCDT RaqUItlsmp € Hipofosfatemia ligada ao cromossomo X
Osteomalacia
56 PCDT Slndron&iglj:ralenua Anemia aplastica e a aplasia pura da série vermelha
57 PCDT SlndromBeaSrz Guillan Sindrome de Guillan Barré
58 PCDT Sindrome de Turer Sindrome de Turner
Sindrome
59 PCDT Mielodisplasica de Baixo Sindrome mielodisplasica de baixo risco




Risco

60 PCDT Sindrome Nefrética

Primaria em Adultos Sindrome nefrotica primaria em adultos

Sindrome Nefrética
61 PCDT Primaria em Criangas e Sindrome nefréticaprimaria em criancas e adolescentes
Adolescentes

Tratamento da sindrome
62 PCDT Hipereosinofilica com Sindrome hipereosinofilica
mesilato de imatinibe

A elaboragdo/atualizacdo de diretrizes clinicas devem incluir as recomendagGes
de condutas, medicamentos ou produtos para as diferentes fases evolutivas da
doenca ou do agravo a saude de que se tratam (quando couber), bem como
aqueles indicados em casos de perda de eficicia e de surgimento de
intolerancia ou reacdo adversa relevante, provocadas pelo medicamento,
produto ou procedimento de primeira escolha. As andlises sdo baseadas em
evidéncias cientificas, destacando os critérios de eficacia, seguranca,
efetividade e custo-efetividade para a formulagcdo das recomendagbes sobre
intervengdes em salde. Ha grande rigor metodoldgico para a elaboragdo dos
relatorios e eliminagdo de riscos de viés dos estudos selecionados. Todos os
protocolos acima elencados podem ser encontrados no link
< https://www.gov.br/conitec/pt-br/assuntos/avaliacao-de-tecnologias-em-

saude/protocolos-clinicos-e-diretrizes-terapeuticas >.

No ambito de atribuicdes do DECIT/SECTICS/MS, informa-se que o Programa de
Apoio ao Desenvolvimento Institucional do SUS (Proadi-SUS), regulamentado
pela Lei n. © 12,101, de 27 de novembro de 2009, alterada pela Lei
Complementar n. © 187, de 16 de dezembro de 2021, é um programa que visa
fortalecer o SUS mediante parcerias com hospitais filantropicos reconhecidos
como Hospitais de Exceléncia. Historicamente, desde o inicio desse programa
em 2009, a cada triénio pesquisas sdo aprovadas com o intuito de contribuir
para a melhoria do SUS.

O Programa Nacional de Apoio a Atencdo Oncoldgica (Pronon) e o Programa
Nacional de Apoio a Atencdo da Saude da Pessoa com Deficiéncia (Pronas/PCD)
foram instituidos nos termos da Lei n. © 12,715, de 17 de setembro de 2012,
recentemente alterada pela Lei n. © 14.564, de 04 de maio de 2023. Ambos sdo
programas que utilizam recursos provenientes de renuncia fiscal com a
finalidade de ampliar a oferta de servigos médico-assistenciais; incentivar a
formacgao, o treinamento e o aperfeicoamento de recursos humanos; e realizar
pesquisas clinicas, epidemioldgicas, experimentais e socioantropoldgicas.

II1.2. Do questionamento 2
Veja-se o questionado pela i. Senadora:

"2. 0s parceiros envolvidos em cada agdo, programa e politica; e"

O DECIT/SECTICS/MS informa que participam do Proadi-SUS seis hospitais de
reconhecida exceléncia, a saber: Associagdo Beneficente Siria - Hospital do
Coracdo; Associacao Hospitalar Moinhos de Vento; Hospital Alemdo Oswaldo
Cruz, Sociedade Beneficente de Senhoras Sirio Libanés, Sociedade Beneficente
Israelita Brasileira Albert Einstein e Real e Benemérita Associagdo Portuguesa
de Beneficéncia. Participam dos programas Pronon e Pronas/PCD, instituicGes de
prevencdo e combate ao cancer e as que se destinam ao tratamento de
deficiéncias fisicas, motoras, auditivas, visuais, mentais, intelectuais, multiplas
e de autismo, classificadas como pessoas juridicas de direito privado,
associativas ou fundacionais, sem fins lucrativos, devidamente credenciadas
junto ao Ministério da Saude.

II1.3. Do questionamento 3 - Do orcamento (a ser) investido por agdo,
programa e politica

Transcreve-se abaixo o questionamento:
"3. 0 orcamento (a ser) investido por acdo, programa e politica.”.

Por meio de recursos oriundos de renuncia fiscal nos trés programas Proadi-SUS,
Pronon e Pronas/PCD foram investidos aproximadamente R$ 127 milhdes em
pesquisas cientificas que abordam diferentes doengas raras, dentre as quais
podemos destacar a Sindrome de Dravet, Sindrome da transfusdo feto-fetal,
hipopituitarismo, Sarcoma de Ewing, erros inatos do metabolismo, além de
estudos sobre a aplicagdo da genGmica para o diagndstico de doencas raras.



https://www.gov.br/conitec/pt-br/assuntos/avaliacao-de-tecnologias-em-saude/protocolos-clinicos-e-diretrizes-terapeuticas

Ainda no contexto de suas competéncias, este Decit estabeleceu o Servigo de
Produgdo de Evidéncias para Apoio a Tomada de Decisdo, a fim de promover o
uso sistematico de evidéncias como subsidio para a tomada de decisdo dos
gestores do Ministério da Saude, por meio da producdo e fomento de estudos
secundarios (levantamento e sintese de evidéncias cientificas disponiveis na
literatura). O link do portfélio de produtos do servico de evidéncias esta
disponivel em
< https://bvsms.saude.gov.br/bvs/publicacoes/servico _producao_apoio_evidencias_tomada decisao portifolio produtos.pdf >.

As sinteses de evidéncias tém por caracteristica metodoldgica a identificagdo e
avaliagdo de estudos disponiveis na literatura cientifica feitas em tempo habil
para subsidiar a tomada de decisdo em saude. Dentre os servigos ofertados
para sintese de evidéncias, encontra-se o sumario de resumos, que consiste em
um conjunto de evidéncias disponiveis sobre um tdpico, organizadas de forma
que a evidéncia de maior certeza seja apresentada primeiro. Isto posto,
informa-se que nos Uultimos dois anos foram elaborados dois estudos de
respostas rapidas acerca de doencas raras, na modalidade sumarios de
resumos, sendo eles:

¢ Mapeamento de definicao de doengas raras, produzido em 2021; e

e Terapia com células-tronco para tratamento de mielomeningocele, também
produzido no ano de 2021.

Adicionalmente, em busca no repositério Pesquisa Satdel3l por pesquisas que
investigam doengas raras financiadas pelo Programa Pesquisa para o
SUS (PPSUS) e pelo Fomento Nacional, com o recorte temporal entre os anos de
2019 e 2023, foram identificados 13 projetos de pesquisa, perfazendo o total de
R$ 14.787.257,00 e que investigam 25 doencas, citadas a seguir Como
referéncia para a realizacdo da busca no repositério, foi utilizada uma lista de
22 doengas raras definidas no projeto que estrutura a Rede Nacional de
Doengas Raras (RARAS). Trata-se de um projeto multicéntrico que investiga as
doencgas raras mais prevalentes no pais e que representam os maiores custos
para o SUS. Adicionalmente, por meio das palavras-chave “doengas raras” foram
elencadas outras trés doencas relevantes que contam com financiamento
do Decit.

e Osteogenese imperfeita;

¢ Sindrome de Prader-Willi;

e Acromegalia;

e Angioedema hereditario;

e Angiodema associado a deficiéncia de C1 esterase;
¢ Homocistinuria classica;

e Fenilcetonuria;

e Polineuropatia Amiloidética Familial;
e Atrofia Muscular Espinhal;

¢ Fibrose cistica;

o Distrofia Muscular de Duchenne;

o Doenga de Gaucher;

e Esclerose lateral Amiotrofica;

e Mucopolissacaradiose I;

e Mucopolissacridose tipo II;

e Mucopolissacridose tipo IVA;

e Mucopolissacridose tipo VI;

e Mucopolissacridose tipo VII;

¢ Hemoglobinuria Paroxistica Notuma;
e Deficiéncia de biotinidase;

¢ Doenga de Pompe;

e Sindrome de Tumer;

o Telomeropatias;

e Epidermélise Bolhosa Distréfica Recessiva;
e Lipodistrofia.

Ainda, por meio do Programa Nacional de GenOmica e Saude de Precisdo -
Genomas Brasil, instituido pela Portaria n. © 1.949, de 4 de agosto de 2020, o
Departamento de Ciéncia e Tecnologia tem fomentado dois projetos que tratam
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de doencgas raras: a Rede Nacional de Gendmica Cardiovascular (Renomica) e
projeto Genomas Raros: aplicagdo da genOmica para o diagndstico de doencas
raras e do risco hereditario de cancer no Brasil em servigos publicos de
saude. Este ultimo, viabilizado por meio do Programa de Apoio ao
Desenvolvimento Institucional do SUS (Proadi-SUS). Vale ressaltar que ambos
os projetos buscam investigar a implantacdo de novas tecnologias de
diagndstico precoce dos pacientes portadores de doencgas raras, contribuindo
para o fortalecimento do SUS nas areas da genOmica e salde de precisdo. O
investimento somado alcancga o valor de R$ 72.381.668,52.

Ademais, no ambito do Programa Genomas Brasil, em 2020, foi realizada a
Chamada MS-SECTICS-DECIT-DGITS-DECEIIS/CNPq n. © 26/2020 - Plataformas
Inovadoras em Terapias Avancadas. Os produtos de terapias avangadas sdo
produtos bioldgicos obtidos a partir de células e tecidos humanos que foram
submetidos a um processo de fabricacdo, além dos produtos de terapia génica,
que consistem em uma sequéncia de acidos nucleicos que regulam ou alteram
uma sequéncia genética das células.Esses produtos tém como objetivo tratar,
prevenir ou até mesmo diagnosticar uma doenga, o que representa uma grande
promessa terapéutica para enfermidades complexas e sem alternativas médicas
disponiveis. Muitos desses produtos atendem a doencas raras, sendo que a
chamada financiou 30 propostas de pesquisa com o objetivo de promover o
desenvolvimento cientifico, tecnoldogico e a inovagdo do pais, por meio do
desenvolvimento de plataformas de conhecimento, testagem e exploragdo em
torno de conceitos inovadores com tecnologia nacional para obtengdo e
desenvolvimento de produtos de terapias avancadas (PTA).

A referida Chamada Publica disponibilizou mais de R$ 47 milhGes oriundos dos
orcamentos do DECIT, DGITS e Coordenacdao-Geral do Complexo Industrial e
Inovagdo em Saude (CGCIS) para apoiar a execucdo de projetos de pesquisa
que objetivassem desenvolver plataformas de conhecimento.

Por fim, insta ressaltar que ha a previsao de acdo futura relacionada a doengas
raras, relativa a publicagcdo de edital no tema Salde de Precisdo para o SUS, no
valor de R$ 100 milhdes, com escopo para o desenvolvimento de terapias
avancadas, novos métodos diagnosticos e outras ferramentas de ponta para
doengas cronicas, englobando, dentre outras, cancer e doengas raras.

IV. CONCLUSAO

Com base no apresentado no item III, foram trazidas as informagdes
concernentes ao DGITS/SECTICS/MS e ao DECIT/SECTICS/MS ao questionado.

ANDREA BRIGIDA DE SOUZA
Coordenadora
CITEC/DGITS/SECTICS/MS

LUCIENE FONTES SCHLUCKEBIER BONAN
Diretora
DGITS/SECTICS/MS

ANA MARIA CAETANO DE FARIA
Diretora
DECIT/SECTICS/MS

[1] https://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/gm/2014/prt0199 30 _01 2014.html
[2] https://bvsms.saude.gov.br/bvs/publicacoes/diretrizes atencao_integral pessoa_doencas_raras_SUS.pdf

[3] https://pesquisasaude.saude.gov.br/

.. Documento assinado eletronicamente por Ana Maria Caetano de Faria,
Ei' Diretor(a) do Departamento de Ciéncia e Tecnologia, em 01/11/2023, as
;;?mm; L‘T_ly 11:13, conforme horario oficial de Brasilia, com fundamento no § 39, do art.
| eletrdnica 49, do Decreto n° 10.543, de 13 de novembro de 2020; e art. 89, da Portaria
n° 900 de 31 de Marco de 2017.

Documento assinado eletronicamente por Luciene Fontes Schluckebier

.1 | Bonan, Diretor(a) do Departamento de Gestdo e Incorporacao de
_a,@ll d Tecnologias em Satde, em 01/11/2023, as 12:38, conforme horario oficial
assinature de Brasilia, com fundamento no § 3°, do art. 4°, do Decreto n® 10.543, de 13
e de novembro de 2020; e art. 89, da Portaria n® 900 de 31 de Marco de
2017.

assinatura

.. Documento assinado eletronicamente por Andrea Brigida de Souza,
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P eil Coordenador(a) de Incorporacdao de Tecnologias, em 01/11/2023, as
P Ely 13:40, conforme horério oficial de Brasilia, com fundamento no § 39, do art.
: 49, do Decreto n° 10.543, de 13 de novembro de 2020; e art. 89, da Portaria

eletrdnica
n° 900 de 31 de Margo de 2017.

""‘ A autenticidade deste documento pode ser conferida no site

! http://sei.saude.gov.br/sei/controlador externo.php?

{4 acao=documento_conferir@id orgao_acesso_externo=0, informando o
1% codigo verificador 0037033310 e o cddigo CRC 72C4B4F1.

Referéncia: Processo n® 25000.030464/2023-76 SEI n° 0037033310

Coordenagao de Incorporagdo de Tecnologias - CITEC
Esplanada dos Ministérios, Bloco G - Bairro Zona Civico-Administrativa, Brasilia/DF, CEP 70058-900
Site - saude.gov.br
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Oficion° Q4R (sF)
% Brasilia, em D de SV/D  de JOUD .

A Sua Exceléncia a Senhora
Nisia Verdnica Trindade Lima
Ministra de Estado da Saude

Assunto: Pedido de informacdes.
Senhora Ministra,

Encaminho a Vossa Exceléncia, nos termos do disposto no § 2° do art. 50 da
Constitui¢cdo Federal, pedido de informag¢des da Senadora Damares Alves, aprovado pela
Comissdo Diretora do Senado Federal, contido no Requerimento n° 85, de 2023.

Segue, em anexo, avulso da proposi¢éo e copia do Parecer n°® 33, de 2023.

A resposta ao requerimento devera ser assinada fisica ou eletronicamente por
Vossa Exceléncia, e remetida, por meio de e-mail institucional do
Ministério, em formato PDF, preferencialmente em arquivo Unico, ao seguinte endereco
eletronico: apoiomesa(@senado.leg.br.

Na eventualidade de as informacgdes solicitadas ndo serem ostensivas, solicito
que sejam fisicamente entregues na Secretaria-Geral da Mesa do Senado Federal, no
Nucleo de Apoio a Mesa - NAMAP, em envelope lacrado e opaco, com cépia, fora do
referido envelope, do oficio do Ministério, encaminhando as informagdes.

Nesse caso (informagdes ndo ostensivas), deve ser informado expressamente
o sigilo legal especifico que resguardam tais informacdes ou, se for o caso, eventual grau
de classifica¢do de sigilo (ultrassecreto, secreto ou reservado), nos termos do § 1° do

art. 24 da Lein® 12.527, de 2011.

Atenciosamente,

Senador R%

Primeiro-Secretario do Senado Federal

acg/rqs23-085



Valdecy David Soares Junior

De: notificacao@servicos.gov.br

Enviado em: quinta-feira, 5 de outubro de 2023 16:33

Para: ' lucasnavarro2006 @gmail.com; COEMAT - Coordenacdo de Expedicdo e
Acompanhamento de Matérias Legislativas

Assunto: Protocolo Digital - Ministério da Saide - MS - N° da Solicitagao:
000304.1563514/2023

Registramos o recebimento da solicitagdo n® 000304.1563514/2023 em 05/10/2023 as 16:32, que se
encontra na fase de TRIAGEM. Caso tenha protocolado em nome de outra pessoa, uma notificacdo também
sera enviada a ela.

O recibo definitivo contendo o Numero Unico de Protocolo-NUP sera enviado para o e-mail cadastrado no
prazo maximo de vinte e quatro horas, contadas do recebimento, salvo quando este ocorrer as sextas-feiras,
véspera de feriados ou pontos facultativos ou haja restrigdo técnica, devidamente fundamentada.

E de exclusiva responsabilidade do usudrio verificar as notificagdes enviadas ao e-mail cadastrado e
acompanhar o andamento de sua solicitagdo no portal gov.br.

Atenciosamente,

Equipe de atendimento Protocolo Digital

Esta é uma mensagem automatica e ndo deve ser respondida.
Clique aqui para mais informagdes de sua solicitagdo.
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SENADO FEDERAL

REQUERIMENTO N*® DE

Requer que sejam prestadas, pela Senhora
Ministra de Estado da Saude, Nisia
Trindade Lima, informacdes sobre as acdes
deste Ministério da Satde para pessoas
com doengas raras.

Senhor Presidente,

Requeiro, nos termos do art. 50, § 22, da Constituicdo Federal e do art.
216 do Regimento Interno do Senado Federal, que sejam prestadas, pela Senhora
Ministra de Estado da Satde, Nisia Trindade Lima, informacdes sobre as acdes deste

Ministério da Saude para pessoas com doengas raras.

As pessoas com doengas raras correspondem, segundo dados deste
Ministério, a 13 milhdes de brasileiros e brasileiras. Esse segmento populacional
requer atencdo especial e especializada por parte dos 6rgaos publicos para que seus

direitos sejam efetivados.

Considerando a importancia desse segmento populacional no pafs e a
preocupagdo com as decisdes tomadas por este Governo Federal em relagdo a essa

populagdo até o presente momento, requer-se informar:

1. as agles, programas e politicas em planejamento e desenvolvidos
por este Ministério para as pessoas com doencas raras, com
indicacdo de ato normativo (se houver), diretrizes, objetivos, e
metas de cada um deles:;

2. os parceiros envolvidos em cada agdo, programa e politica; e

3. o0 orgamento (a ser) investido por agdo, programa e politica.
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JUSTIFICACAO

Os ultimos quatro anos no Brasil consistiram em divisor de dguas para
as pessoas com doengas raras. O Governo Federal a época criou, de forma inédita,
uma Coordenacio-Geral das Pessoas com Doencas Raras no ambito da Secretaria
Nacional dos Direitos da Pessoa com Deficiéncia do Ministério da Mulher, da
Familia e dos Direitos Humanos, bem como criou o Comité Interministerial de
Doengas Raras por meio do Decreto n°10.558, de 3 de dezembro de 2020, como 6rgdo
de consulta, de estudos e de articulacdo destinado a estimular o desenvolvimento
de politicas publicas intersetoriais no dominio das doengas raras e na sua aplicagao;
incentivar o intercimbio de experiéncias e praticas relevantes no campo das
doencas raras entre os drgdos e as entidades da administracdo publica federal,
institui¢cdes de pesquisa e entidades representativas de pessoas com doengas raras;
apresentar proposta de definicdo para doengas raras a ser adotada em ambito
nacional; formular estratégias para a coleta, o processamento, a sistematizagdo
e a disseminacdo de informacdes sobre doencas raras; e incentivar a atuacio em
rede dos centros especializados, dos hospitais de referéncia e dos demais locais de

atendimento as pessoas com doencas raras da rede publica.

Além disso, o Governo Federal anterior implementou diversas
iniciativas para esse publico, dentre elas, a Caderneta do Raro (caderneta do
Sistema Unico de Satide - SUS para pessoas com doengas raras), a Linha de Cuidado
para Condic¢Ges Raras no SUS, e a incorporagdo de diferentes medicamentos, como
o Zolgensma, para o tratamento de criangas de até seis meses de idade com atrofia

muscular espinhal (AME) do tipo I, nos tratamentos ofertados pelo SUS.

Nesse sentido, de 2019 até o inicio de 2022, somente
pelo Ministério da Saude foram investidos cerca de R$ 3,8 bilhdes
em recursos para atender, no SUS, pacientes com doengas raras. O
recurso foi empregado no custeio de equipes nos hospitais, triagem

neonatal, diagndstico e novos protocolos para o tratamento das doengas
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(Fonte: https://agenciabrasil.ebc.com.br/saude/noticia/2022-03/governo-lanca-
caderneta-do-sus-para-pessoas-com-doencas-raras#:~:text=Em%20breve
%20discurso%2C%200%20presidente,pessoas%20portadoras%20dessas%20doen
%C3%A7as%20raras).

Os primeiros atos normativos e administrativos tomados pelo novo
Governo Federal, porém, apontam para um possivel desmonte das politicas
voltadas para as pessoas com doengas raras no pafs, que, segundo dados desta Pasta,
correspondiam ha cerca de 13 milhdes de pessoas no Brasil em 2022. O Decreto
n° 11.341, de 1° de janeiro de 2023, que aprova a Estrutura Regimental e o Quadro
Demonstrativo dos Cargos em Comissdo e das Fungdes de Confianca do Ministério
dos Direitos Humanos e da Cidadania, limita, em seu Art. 26, a Diretoria dos Direitos
da Pessoa com Deficiéncia: “III - coordenar ac¢des referentes ao desenho universal
e a cuidados especificos, a promocio dos direitos das pessoas com deficiéncia, aos

dados e as informacdes sobre as pessoas com deficiéncia, e sobre doencas raras”.

No mesmo viés, o Decreto n® 11.358, de 1° de janeiro de 2023,
que aprova a estrutura deste Ministério da Saude, ndo menciona esse
publico especificamente, e atribui, exclusivamente ao Departamento de Atencio
Especializada e Temadtica, competéncia de elaborar, coordenar e avaliar politica da

pessoa com deficiéncia.

Sdo essas as razdes que justificam esta solicitacdo. E atribuicdo desta
parlamentar (art. 50, § 2°, da Constituicdo Federal, e art. 216 do Regimento Interno
do Senado Federal) acompanhar as politicas puiblicas desenvolvidas pelo Poder

Executivo, dentre elas, as destinadas a populagcdo com doencas raras no Brasil.

Sala das Sessdes, 28 de fevereiro de 2023.

Senadora Damares Alves
(REPUBLICANOS - DF)
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