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Nusinersena (Spinraza): uma abordagem sobre a judicializac&o e o alto
custo do medicamento

Nusinersena (Spinraza): na aprroach to judicialization and the high cost of drugs

Nusinersena (Spinraza): un enfoque sobre la judicializacion y el alto costo de la medicina

Luanda Dolores Nunes Valadares'*, Lidiane Andressa Cavalcante Uhlmann?.

RESUMO

Objetivo: Abordar o alto custo do medicamento Nusinersena e analisar a influéncia da judicializacdo do
medicamento no ambito da salde. Revisdo Bibliogréfica: Nusinersena foi o primeiro medicamento aprovado
para tratar Atrofia Muscular Espinhal. Tendo em vista o alto custo deste medicamento, o paciente recorre ao
Sistema Unico de Salde, e quando o mesmo tem esse direito indeferido e, se vé sem alternativas, acionam
ao Poder Judiciario, como forma de interferir e mediar o direito que |he foi ferido para salvaguardar sua saude
e garantir—lhe o direito & vida. Buscando fazer com que se obedeca a legislacéo, e principalmente o direito
fundamental, vigente no ambito constitucional, pelos Municipios, Estados e Unido. Considerag¢des finais:
Podemos perceber que, é de suma importancia ter uma melhor articulagdo entre os setores juridicos e os de
salde para obter um consenso entre todos aqueles que trabalham em prol da judicializagao, fazendo com
gue o paciente receba o tratamento adequado, conforme a sua necessidade.

Palavras-chave: Alto custo, Judicializag8o, Sistema Unico de saude, Spinraza.

ABSTRACT

Objective: To address the high cost of the Nusinersena medication and to analyze the influence of the
judicialization of the medication in the scope of health. Bibliographic Review: Nusinersena was the first drug
approved to treat Spinal Muscular Atrophy. In view of the high cost of this medication, the patient resorts to
the Unified Health System, and when it has this right denied and, if it sees no alternatives, they turn to the
Judiciary, as a way to interfere and mediate the right that was injured to safeguard your health and guarantee
your right to life. Seeking to enforce the legislation, and especially the fundamental right, in force in the
constitutional scope, by the Municipalities, States and Union. Final considerations: We can see that it is
extremely important to have a better articulation between the legal and health sectors in order to reach a
consensus among all those who work in favor of judicialization, ensuring that the patient receives the
appropriate treatment, as needed.
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RESUMEN

Objetivo: Abordar el alto costo de la medicacion Nusinersena y analizar la influencia de la judicializacién de
la medicacion en el ambito de la salud. Revisién bibliografica: Nusinersena fue el primer farmaco aprobado
para tratar la atrofia muscular espinal. Ante el alto costo de esta medicacidn, el paciente recurre al Sistema
Unico de Salud, y cuando se le niega este derecho y, si no ve alternativas, recurre al Poder Judicial, como
una forma de interferir y mediar el derecho que le corresponde. fue lesionado. para salvaguardar su salud y
garantizar su derecho a la vida. Buscando hacer cumplir la legislacién, y en especial el derecho fundamental,
vigente en el &mbito constitucional, por parte de los Municipios, Estados y la Unién. Consideraciones finales:
Podemos ver que es sumamente importante tener una mejor articulacién entre el sector legal y el de salud
para llegar a un consenso entre todos los que trabajan a favor de la judicializacion, asegurando que el paciente
reciba el tratamiento adecuado, seglin sea necesario.

Palabras clave: Alto costo, Judicializacion, Sistema Unico de salud, Spinraza.
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INTRODUCAO

No inicio da década de 1990, de acordo com os principios estabelecidos na Constituicdo Federal de
1988, foram empreendidos esforcos para a implantacdo do Sistema Unico de Saude (SUS). Os
medicamentos e outras tecnologias de salide foram e ainda sdo o nucleo do sistema de saude, contribuindo
para a prevencao de doencas e cuidados de saude (VASCONCELOS DMM, et al., 2017). Ainda de acordo
com Brasil (1988) no artigo 196 da Constituicdo Federal estabeleceu o direito a sadde a todos os membros
da sociedade, pelos seguintes termos:

“A salde € um direito de todos e dever do Estado, garantindo, mediante politicas
sociais e econdmicas que visem a reducao do risco de doenca e de outros agravos e
ao acesso universal e igualitario as acdes e servigos para sua promocao, protecéo e
recuperacao” (BRASIL, 1988).

O direito a salde é classificado como um direito subjetivo protegido pela Constituicdo. Essa ampla
garantia do artigo 196 da Constituicdo Federal afetou sobremaneira a judicializa¢éo da saude, interferiu
nas politicas publicas de salde e na gestao de novas tecnologias pelo Poder Executivo (SILVA CBM, 2020).

A justica se tornou um dos métodos mais utilizados para resolver o problema de acesso a medicamentos.
Na listagem dos medicamentos mais polémicos, incluidos em demandas judiciais do Sistema Unico de
Saude, estdo presentes os medicamentos de alto custo. Tendo em vista o crescente nimero de doengas
raras no Brasil, sendo um importante problema de salde publica, ndo s6 em paises que estdo em ascensao,
foi possivel verificar a presenca da escassez de incentivos governamentais para os produtores locais das
medicacbes. Pode-se considerar que grande parte das industrias farmacéuticas sao compostas por
corporagfes multinacionais cujo seus interesses geralmente podem ser diferentes dos interesses sociais dos
paises nos quais elas concentram as suas atividades (OLIVEIRA AG e SILVEIRA D, 2016).

Em 2019, foi incorporado ao Sistema Unico de Saude pela Comissdo Nacional de Incorporagéo de
Tecnologia (CONITEC) o medicamento Nusinersena, é o medicamento com maior custo j& incorporado para
a Atrofia Muscular Espinhal (AME) 5q tipo I. Essa incluséo é referéncia na deliberag¢é@o de novas tecnologias
no Sistema Unico de Salde, que sera alcancada por meio de um acordo de compartilhamento de riscos
(CAETANO R, et al., 2019).

Antes da sua regularizagdo tinha um custo de R$ 420.000,00 (quatrocentos e vinte mil reais), com a sua
regularizagéo o preco por ampola passou a ser de R$ 209.000,00 (duzentos e nove mil reais), decrescendo
em 50% do valor (CARMO WAH, et al., 2019). Por mais que, o Nusinersena tenha sido incorporado ao
Sistema Unico de Satide em abril de 2019, ele tem um custo alto, cada paciente que necessita de tratamento
representa, cerca de um gasto de R$ 1,3 milhao por ano com o medicamento (JESUS AV, 2019).

Nos Ultimos anos, tem tido pesquisas promissoras para o desenvolvimento de novos farmacos que
intervém na fisiopatologia da AME. Entre estes, Nusinersena foi o primeiro medicamento aprovado para tratar
essa doenca (PECHMANN A, et al., 2018). A instrucdo de dosagem apropriada para qualquer area, idade
ou peso, é administrada por via intratecal de 12 mg (6 doses no primeiro ano, 3 doses subsequentes séo
mantidas) (CAETANO R, et al., 2019). Visto que teve como base varios estudos que apontam a eficiéncia do
Nusinersena na paralisacao do progresso da Atrofia Muscular Espinhal para quadros graves e que predomina
na maior parte dos pacientes (JESUS AV, 2019).

O segundo medicamento para Atrofia Muscular Espinhal, 0 Onasemnogene abeparvovec-xioi (Zolgensma)
recebeu aprovacao da Food and Drug Administration (FDA) em 2019 RIERA R, et al., 2019; BRASIL, 2020, e
em 2020 foi registrado na Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria. O seu modo de aplicagédo consiste em
uma dose Unica por via intravenosa, ele é considerado o medicamento mais caro do mundo (RIERA R, et al.,
2019).

Independentemente da escolha do tratamento, € importante que os pacientes com AME comecem o
tratamento o mais rapido apd6s o diagnéstico. Isso ocorre porque quando o nivel de proteina de
Sobrevivéncia do Neurénio Motor (SMN) no corpo humano esta baixo, as células do neurbénio motor

Artigos. Com | Vol. 29 | e7801 Pagina 2 de 6



7%acervo+ o
L index base Revista Artigos. Com | ISSN 2596-0253

diminuem e, eventualmente, morrem. Bebés com AME tipo 1, morrem cerca de 90% de seus neurbnios
motores aos seis meses de idade. Quando esses neurbnios sdo perdidos, eles ndo podem se regenerar
(INAME, 2019).

Nesse contexto, 0 objetivo deste artigo foi abordar o alto custo do Nusinersena e analisar a influéncia da
judicializacdo do medicamento no ambito da salde. Este tema, “Nusinersena (Spinraza): uma abordagem
sobre a judicializacdo e o alto custo do medicamento”, mostra sua importancia ao relatar sobre o acesso das
pessoas que possuem doencas classificadas como raras e necessitam de medicamentos, que sao de grande
monta, sendo assim, ficam limitados a uma proporcdo pequena de pessoas que possuem condicdes
financeiras para comprar, e por isso, para terem acesso ao referido medicamento, recorre ao Sistema Unico
de Saude ou movimenta o judiciario para obrigar o Estado fornecer o medicamento.

REVISAO BIBLIOGRAFICA
Direito a salde com a intervencao do judiciario

Nas palavras de Antunes PCB (2015), o acesso a medicamentos €, sem duvida alguma, uma questéo de
direitos humanos, pois no caso o que estd em jogo é o direito a salde, que afeta diretamente o direito a vida.
Conforme o artigo 196 da Constituicdo Federal de 1988:

“A saude é um direito de todos e dever do Estado, garantindo, mediante politicas
sociais e econdmicas que visem a reduc¢éo do risco de doenga e de outros agravos e
ao acesso universal e igualitario as agfes e servigos para sua promogao, prote¢éo e
recuperacdo” (BRASIL, 1988).

O direito a saude no Brasil é tema de grandes discussdes no mundo juridico, tanto € que na maior parte
dos casos precisam acionar o Poder Judiciario para sua efetivacdo, entretanto, ao longo dos anos o direito a
saude no Brasil passou por importantes mudancgas, desde as primeiras politicas de salde publicas até o que
se conhece hoje por Sistema Unico de Saude, que é resultado de grandes lutas sociais, de reivindica¢ées por
melhores condi¢Bes de vida, ou seja, foi uma longa construcdo histérica para se chegar ao reconhecimento
da salude como um direito fundamental, como € previsto na Constituicdo Federal vigente (ANDRADE TS,
2020).

Sua importancia esté no fato de que, através de sua regulamentagéo na Lei Maior, materializa-se o direito
fundamental a salde, esculpido no préprio texto constitucional, competindo, tdo somente ao poder publico a
sua execucgdo e fiscalizagcdo. E essas agbes sdo realizadas através das instituicdes que fazem parte do
Sistema Unico de Satde, como o Ministério da Salde, secretarias estaduais e municipais de salde
(ANDRADE TS, 2020).

O Sistema Unico de Saude foi criado em 19/09/1990 por meio da Lei n. 8.080/1.990 com o objetivo de
promocao, protecao e recuperagdo da salde. Mas, o descaso com a saude tem sido alvo de muitas dendncias
de pacientes e jornalistas. Para aqueles que dependem e necessitam dos atendimentos que muitas vezes
demoram e acabam agravando a doenca. O caso se agrava mais ainda, quando um cidaddo enfermo precisa
fazer o uso de medicamentos de custo elevado, sob diversas alegacdes, que vao desde a possivel reserva
de medicamentos, até a auséncia da lista oficial elaborada pelo Ministério da Saude, fazendo com que o
Sistema Unico de Salde, deixe de fornecer farmacos essenciais e necessarios, para o devido tratamento de
forma saudavel aos cidaddos. Com isso, deixa de cumprir com o direito fundamental e social expresso na
Constituicdo Federal e Lei do Sistema Unico de Satde (CARMO WAH, et al., 2019).

Desta forma, quando o cidadao tem esse direito indeferido e, se vé sem alternativas, recorre ao Poder
Judiciario, como forma de interferir e mediar, o direito que lhe foi ferido para salvaguardar sua saude e
garantir—Ihe o direito a vida. Buscando fazer com que se obedeca a legislacdo, e principalmente o direito
fundamental, vigente no ambito constitucional, pelos Municipios, Estados e Unido. Vale ressaltar que, na
maioria das vezes a negativa em conceder um medicamento ocorre por parte do Sistema Unico de Salde,
seja pela auséncia desse medicamento, ou pela falta de previsdo na Relacdo Nacional de Medicamentos
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Essenciais (RENAME) que tem como alegacdo na maioria das vezes, a insuficiéncia orcamentaria, como
prova de um sistema de salde incompleto, que ndo consegue concretizar a garantia e protegdo desse direito
fundamental (CARMO WAH, et al., 2019).

Nesse sentido, tem se, no ordenamento juridico patrio normas de efetivacédo de politicas publicas voltadas
ao fornecimento de medicamentos. Dentre os quais, a Portaria n. 3.916/98, na qual aprova a Politica Nacional
de Medicamentos; a instituicdo da Relacdo Nacional de Medicamentos Essenciais; a Portaria n. 1.318/2002,
gue trata dos medicamentos raros que devem ser fornecidos gratuitamente pelo governo. No entanto, apesar
de todos os esforcos, essas medidas ndo obtiveram resultado no tocante a distribuicdo dos medicamentos a
guem deles necessitam. Desse modo, entende-se que a falta de medicamentos ndo se da pela falta de
normas, e sim pela ma administracédo dos gestores (ANDRADE TS, 2020).

Sem a salde nao ha dignidade para o cidaddo. Se ndo houver questfes relacionadas e garantias de
saude dos sujeitos, isso podera leva-los a morte, o que pode ser um insulto ao principio constitucional, ou
seja, a dignidade humana (SILVA JUNIOR EF, 2014).

Silva LC (2013) relata que o poder judiciério que deveria ser a Ultima alternativa de muitos pacientes para
conseguir medicamentos ou tratamentos, porém, vem se tornando cada vez mais a Unica forma de intermédio
para alcancar o desejado, devido ao Sistema Unico de Salide ndo conseguir atender a todos

Atrofia Muscular Espinhal (AME)

A atrofia muscular espinhal € uma doenga neuromuscular de origem genética que s6 apresenta na falta
do gene oposto, com acontecimento de 1: 10.000 nascidos vivos e com prevalecimento estimado de 1-2:
100.000. Causada por uma mutagéo no gene de Sobrevivéncia do Neurdnio Motor 1 (SMN1) no cromossomo
5. A Atrofia Muscular Espinhal é caracterizada pelo agravamento dos neurdnios motores da medula
espinhal e do tronco cerebral, levando a atrofia e paralisia progressiva, e a forma mais grave requer suporte
ventilatorio (VERHAART IEC, et al., 2017).

A maior parte da proteina do SMN é produzida a partir de um gene de mesmo nome - SMNL1. Atrofia
Muscular Espinhal surge quando ha um defeito neste gene ou quando o gene esta ausente. No entanto, vocé
ndo pode viver sem nenhuma proteina SMN. Os humanos abrigam uma segunda cépia, quase idéntica
do gene SMN1, chamada de Sobrevivéncia do Neurdnio Motor 2 (SMN2), que atua como backup, produzindo
pequenas quantidades de proteina SMN. No entanto, € um sistema de backup ineficiente, produzindo muito
menos proteina do que o gene SMN1. Normalmente, os pacientes com Atrofia Muscular Espinhal carregam
duas ou mais cépias do gene SMN2, quanto mais genes SMN2, menos grave é o resultado da doenca
(PRAKASH V, 2017).

No entanto, uma vez que a quantidade de proteina formada € baixa, mesmo varias copias de SMN2 néo
pare totalmente a doenca. E exatamente isso que o medicamento visa. O Nusinersena é uma sequéncia
curta de material genético sintético direcionado ao produto do gene SMN2, fazendo com que ele gere mais
da proteina SMN funcional. Ao fazer isso, ele contorna o gene SMN1, compensando a deficiéncia (PRAKASH
V, 2017). A dosagem apropriada para qualquer idade, area ou peso sdo administradas por via intratecal de
12 mg (6 doses no primeiro ano, 3 doses subsequentes sdo mantidas), com critérios também definidos para
a interrupcao terapéutica (CAETANO R, et al., 2019).

Atrofia Muscular Espinhal possui cinco caracteristicas observaveis clinicas— 0, I, II, Ill e IV —em termos de
estagio inicial e gravidade. Por definicdo, o inicio dos sintomas ocorre antes dos 6 meses de idade ea
mortalidade dessas criangas € causada principalmente por envolvimento respiratério (PECHMANN A, et
al.,2018). O tipo 1, 0 qual houve inclusdo no Sistema Unico de Salde, relaciona-se a cerca de 60% dos casos,
com surgimento precoce dos sintomas, a mortalidade ocorre frequentemente nos primeiros seis meses até
dois anos de idade.

Essa doenca possui varios sinais prejudiciais ao paciente, causando dificuldades nos movimentos da
pessoa como sustentar a cabeca, sentar ou até mesmo andar. Com a falta do tratamento, o paciente pode
evoluir a 6bito (CARMO WAH, et al., 2019).
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Entendendo o Alto Custo do Nusinersena (SPINRAZA)

Em dezembro de 2016, a fabricante Biogen Brasil Produtos Farmacéuticos Ltda recebeu a autorizacao da
FDA para fabricar o primeiro medicamento para o tratamento de AME. Vale salientar que, antes disso 0s
portadores desta doenga ndo possuiam alternativas de tratamentos. Mas desde a sua aprovagdo, O
medicamento vem ajudando milhares de pessoas pelo mundo (BIOGEN, 2021). Em agosto de 2017 o
Nusinersena foi registrado no Brasil Caetano R, et al. (2019) e atualmente, existem outros medicamentos para
AME, mas incorporado ao SUS s6 o Nusinersena. Tendo em vista que sua incorporacao foi em 2019 (CARMO
WAMH, et al., 2019). O segundo medicamento para AME possui registro na Agéncia Nacional de Vigilancia
Sanitaria desde 2020 para comercializacdo e o seu custo é acima de 8 milhdes de reais (BRASIL, 2020;
RIERA R, et al., 2019).

A Biogen Brasil Produtos Farmacéuticos Ltda, € a Unica fabricante do Nusinersena. Em 2017, um
argumento frequentemente proposto para justificar o preco de um medicamento é que os custos de pesquisa
e desenvolvimento precisam ser recuperados de uma pequena populagédo-alvo. De fato, pesquisas anteriores
apontaram para uma relacdo inversa entre o preco de um medicamento e a prevaléncia da doenca rara.
Embora essa relagdo tenha sido bem documentada, nenhuma justificativa foi fornecida para a curva
matematica especifica observada, nenhuma explicacdo foi dada (SIMOENS S e HUYS |, 2017),

O preco do Nusinersena é reivindicado pela fabricante para refletir seu beneficio clinico. E um desafio
investigar essa alegacgédo, pois ndo esta claro, por exemplo, quanto a sociedade esta disposta a pagar por
seus beneficios. E preciso reconhecer que a situacdo do mercado também deve desempenhar um papel no
preco do Nusinersena, especificamente o fato de o medicamento ser o primeiro tratamento da classe.
Nusinersena atende a uma necessidade médica ndo atendida e oferece a opcgédo para tratar de a Atrofia
Muscular Espinhal (SIMOENS S e HUYS |, 2017).

Esses sdo fatores importantes para o valor e precisam ser refletidos em seus precos, tendo em vista que
a patente do medicamento faz parte de um dos fatores. Por outro lado, isso efetivamente concede uma
posicdo de monopdlio a Biogen, com potencial para aumentar o preco do Nusinersena. Para compensar essa
posicdo monopolistica, € necessario considerar 0s incentivos que apoiam a inovagcdo e a concorréncia
farmacéutica (SIMOENS S e HUYS I, 2017).

CONSIDERACOES FINAIS

Podemos perceber que, é de suma importancia ter uma melhor articulacdo entre os setores juridicos e o0s
de saude para obter um consenso entre todos aqueles que trabalham em prol da judicializacdo, fazendo com
gue o paciente receba o tratamento adequado, conforme a sua necessidade. Entretanto, na permanéncia de
uma ma administracdo no setor publico, sempre haverd problemas de salde publica, dessa forma, os
prejudicados sdo os pacientes que necessitam do Sistema Unico de Salde. Pois se trata de uma doenca
rara, apos o diagnostico o portador de AME precisa comecar o tratamento urgentemente, sé que, a medicagao
€ de alto custo, e o0 atraso do tratamento pode trazer consequéncias irreversiveis. Tendo em vista 0s pregos
notaveis que as patentes ocasionam nos medicamentos, é dever do Estado amparar o paciente que o recorre,
0 qual possui urgentes e inadiaveis necessidades.
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