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INTRODUÇÃO



NOÇÃO DE SAÚDE

§ Saúde como equilíbrio versus saúde como ausência de doença;

§ Preâmbulo da Cons8tuição da OMS (1946): concepção holís8ca de saúde

NOÇÃO DE DIREITO À SAÚDE

§ Baseia-se na concepção de saúde como con)nuum;

§ “Engloba um con)nuum dos direitos individuais, passando pelos

sociais, até os direitos humanos transgeracionais” (DALLARI, 2013).

DALLARI, Sueli Gandolfi. Poderes republicanos e a defesa do direito à saúde. Evolução da proteção do direito à saúde nas consBtuições do Brasil. In: ALVES, Sandra Mara Campos; 
DELDUQUE, Maria Célia; DINO NETO, Nicolao. (Org.). Direito Sanitário em Perspec1va. 2. ed. Brasília: Editora Ideal Ltda., 2013, v. 02, p. 25-26.



Direito à Saúde é um conceito aberto que deve ser definido em

nível local, pois “apenas a comunidade é capaz de definir a 

extensão do conceito de saúde e delimitar o alcance da 

liberdade e o da igualdade que, interagindo com seu nível de 

desenvolvimento, fundamentam seu direito à saúde”.

DIREITO À SAÚDE

DALLARI, Sueli Gandolfi. O direito à saúde. Revista de saúde pública, v. 22, n. 1, p. 57-63, 1988. p. 60. 



ORGANIZAÇÃO DAS NAÇÕES UNIDAS – ONU; Comitê sobre Direitos Econômicos, Sociais e Culturais. Comentário Geral n. 14, de 2000. Disponível em: 
hfps://www.defensoria.sp.def.br/dpesp/repositorio/0/Comentários%20Gerais%20da%20ONU.pdf. Acesso em: 10 set. 2020.

Comentário Geral n. 14 do Comitê sobre Direitos

Econômicos, Sociais e Culturais da Organização das 

Nações Unidas (ONU, 2000)

§ Disponibilidade

§ Aceitabilidade

§ Acessibilidade

§ Qualidade

ELEMENTOS DO DIREITO À SAÚDE



Medicamentos de Alto Custo: 
Regulação do Executivo



MEDICAMENTOS 
ESSENCIAIS

§ Em 1977, OMS publicou a primeira Lista Modelo de 
Medicamentos Essenciais, relacionando 208 medicamentos
que forneciam tratamento seguro e eficaz para a maioria das 
doenças transmissíveis e não transmissíveis;

§ A Lista de Modelos não foi concebida como um padrão
global.

§ Nos úlKmos 30 anos, contudo, influenciou o 
desenvolvimento de listas nacionais e aceitação de um 
conceito global de medicamentos essenciais como um meio
de promoção da equidade na saúde.

WHO. Essencial medicines. Disponível em: 
hfp://www.who.int/medicines/services/essmedicines_def/en/ 

http://www.who.int/medicines/services/essmedicines_def/en/


MEDICAMENTOS 
ESSENCIAIS

OMS à Critérios para seleção de medicamentos essenciais: 

§ Prevalência da doença;

§ Relevância para a saúde pública;

§ Evidências de eficácia e segurança clínicas;

§ Custo-beneWcio e custo-efeKvidade em relação às
necessidades de saúde;

WHO. Essencial medicines. Disponível em: 
hfp://www.who.int/medicines/services/essmedicines_def/en/ 

Doenças raras???

http://www.who.int/medicines/services/essmedicines_def/en/


Medicamentos de Alto Custo: 

Regulação do Executivo

Portaria GM/MS nº 3.916/1998

Instituiu a Política Nacional de 
Medicamentos (PNM)

Estabeleceu a Relação Nacional de 
Medicamentos (RENAME)

Finalidades:
o Garan<r a segurança, eficácia e 

qualidade;
o Promover o uso racional;
o Promover o acesso da população 

àqueles medicamentos 
considerados essenciais

Política Nacional de Medicamentos

Diretrizes da PNM
 
a. Adoção de relação de 

MEDICAMENTOS ESSENCIAIS

o São aqueles considerados básicos e 
indispensáveis para tratamento e 
controle da maioria das patologias
prevalecentes no País;

o Servem de base para o 
direcionamento da produção
farmacêu<ca e para o 
desenvolvimento cienQfico e 
tecnológico;

Política Nacional de Medicamentos

Diretrizes da PNM
 
c. Reorientação da assistência
farmacêu<ca

o Medicamentos de dispensação em
caráter excepcionalà
o U<lizados em doenças raras
o Geralmente de custo elevado

o Responsabilidade dos gestores
federais e estaduais pactuada
mediante cooperação técnica e 
financeira intergestores;



Medicamentos de Alto Custo: 

Regulação do Executivo

Resolução MS/CNS nº 338/2004

Instituiu a Política Nacional de 
Assistência Farmacêutica 
(PNAF)

Art. 2º. Eixos estratégicos:
o VII – RENAME à instrumento 

racionalizador das ações no 
âmbito da assistência 
farmacêu<ca;

o XIII - promoção do uso racional 
de medicamentos, por 
intermédio de ações que 
disciplinem a prescrição, a 
dispensação e o consumo.

Lei nº 12.401/2011

Alterou a Lei no 8.080/90 para 
dispor sobre ... a incorporação 
de tecnologia em saúde no SUS

Art. 19-M. Assistência Terapêu<ca
Integral

o I - dispensação de medicamentos e 
produtos de interesse para a saúde, 
cuja prescrição esteja em
conformidade com as PCDT para a 
doença ou o agravo à saúde a ser 
tratado ou, na falta do protocolo, em
conformidade com o disposto no art. 
19-P;

Lei nº 12.401/2011

Art. 19-P. Na falta de PCDT, a 
dispensação será realizada:

o I - com base nas relações de 
medicamentos ins<tuídas pelo
gestor federal do SUS, observadas as 
competências estabelecidas nesta
Lei, e a responsabilidade pelo
fornecimento será pactuada na
Comissão Intergestores Tripar<te;

o II - […]



Medicamentos de Alto Custo: 

Regulação do Executivo

Decreto nº 7.508/2011

Regulamenta a Lei nº 
8.080/90 para dispor sobre ... 
a articulação interfederativa

CAPÍTULO IV

DA ASSISTÊNCIA À SAÚDE

o Seção I – Da Relação Nacional de 
Ações e Serviços de Saúde – 
RENASES

o Seção II – Da Relação Nacional 
de Medicamentos Essenciais – 
RENAME

Decreto nº 7.508/2011

Art. 25. Parágrafo único. A RENAME 
será acompanhada do Formulário
Terapêu<co Nacional - FTN que 
subsidiará a prescrição, a dispensação e 
o uso dos seus medicamentos.

Art. 28. O acesso universal e igualitário
à assistência farmacêu<ca pressupõe, 
cumula<vamente:

I - estar o usuário assis<do por ações e 
serviços de saúde do SUS;

Decreto nº 7.508/2011

[…]

II - ter o medicamento sido prescrito por
profissional de saúde, no exercício regular de 
suas funções no SUS;

III - estar a prescrição em conformidade com a 
RENAME e os PCDT ou com a relação
específica complementar estadual, distrital ou
municipal de medicamentos; e

IV - ter a dispensação ocorrido em unidades
indicadas pela direção do SUS.



Medicamentos de Alto Custo: 

Regulação do Executivo

Resolução CIT nº 1/2012 

Estabelece as diretrizes 
nacionais da RENAME no 
âmbito do SUS

Art. 3º A RENAME atenderá os
seguintes princípios:

I - universalidade: acesso universal e 
igualitário aos medicamentos;

Resolução CIT nº 1/2012 

[…]

II - efe<vidade: medicamentos eficazes
e  seguros, com relação risco-benekcio
favorável e comprovada conforme
evidências cienQficas e com registro
aprovado na Agência Nacional de 
Vigilância Sanitária (ANVISA);

III - eficiência: melhor resposta
terapêu<ca com os menores custos;

Resolução CIT nº 1/2012 

[…]

V - racionalidade no uso dos 
medicamentos: uso conforme os
Protocolos Clínicos e Diretrizes
Terapêu<cas (PCDT), diretrizes
específicas do Ministério da Saúde e do 
Formulário Terapêu<co Nacional (FTN)
para a promoção do uso racional dos 
medicamentos; 



Medicamentos de Alto Custo: 

Regulação do Executivo

Portaria de Consolidação 02/2017 
(Origem: PRT 1.554/2013)

Dispõe sobre o financiamento 
do Componente Especializado 
da Assistência Farmacêutica no 
SUS

Art. 3º Os medicamentos do CEAF 
estão divididos em três grupos:

I - Grupo 1: financiamento pelo
Ministério da Saúde;

II - Grupo 2: financiamento das Sec. 
de Saúde dos Estados e DF; 

III - Grupo 3: aquisição das Sec. de 
Saúde do DF e dos Municípios.

Portaria de Consolidação 02/2017 
(Origem: PRT 1.554/2013)

Art. 3º.

I - Grupo 1: dividido em:

a) Grupo 1A: medicamentos com 
aquisição centralizada pelo MS e 
fornecidos às Secretarias de Saúde dos 
Estados e Distrito Federal; e

b) Grupo 1B: medicamentos financiados
pelo Ministério da Saúde mediante
transferência de recursos financeiros
para aquisição pelas Secretarias de 
Saúde dos Estados e Distrito Federal;

Portaria de Consolidação 02/2017 
(Origem: PRT 1.554/2013)

Art. 4º Os grupos são definidos de acordo
com os seguintes critérios gerais:

I - complexidade do tratamento da doença;

II - garan<a da integralidade do tratamento
da doença no âmbito da linha de cuidado; e

III - manutenção do equilíbrio financeiro
entre as esferas de gestão do SUS.

Art. 8º.

§ 1º Os medicamentos dos Grupos 1 e 2 à
Anexo III da RENAME vigente.



RENAME 2022



“Fast Track”



REGISTRO E PRECIFICAÇÃO
§ Registro de medicamentos é feito pela ANVISA (Lei nº 9.782/1999);
§ Precificação de medicamentos é feita pela CMED (Lei 10.742/2003), órgão

interministerial; Anvisa à Secretaria-Execu8va da Câmara.

AVALIAÇÃO DE TECNOLOGIAS DE SAÚDE (ATS)
§ CONITEC (Lei nº 12.401/2011) à ATS, PCDT e atualização RENAME

§ Incorporação à Publicação da decisão do Secretário SCTIE;
§ 180 dias para disponibilização no SUS da tecnologia incorporada.



A Regulação de Preços de Medicamentos Novos

(SOUZA et.al., 2022)

hfps://repositorio.enap.gov.br/bitstream/1/7248/1/1.1.
%20ID%2068%20-%20ArBgo%20-%20reeditorado.pdf 

Críticas

https://repositorio.enap.gov.br/bitstream/1/7248/1/1.1.%20ID%2068%20-%20Artigo%20-%20reeditorado.pdf
https://repositorio.enap.gov.br/bitstream/1/7248/1/1.1.%20ID%2068%20-%20Artigo%20-%20reeditorado.pdf


Descrição do itinerário pós recomendação positiva da 

CONITEC

SIMÕES, Marcela. Dissertação de Mestrado. Acesso à 
saúde e o SUS: O processo de incorporação pós 
recomendação posiBva da CONITEC. Orientada por: Dra. 
Marina de Neiva Borba. Mestrado em Saúde Pública da 
Universidade de São Paulo (FMS/USP). 2023.



Prazos para registro

Lei nº 13.411/2017

Art. 17-A - Critérios p/ definição dos prazos:
I - complexidade técnica
I - benehcios clínicos, econômicos e sociais da u8lização
do medicamento objeto do requerimento

§ 1o. - Categorias :
I – prioritária: Decisão final (registro): 120 dias
(prorrogável por 1/3)
II – ordinária: Decisão final (registro): 365 dias
(prorrogável por 1/3)



VIA PRIORITÁRIA “Fast Track”

hfps://www.fda.gov/paBents/fast-track-breakthrough-therapy-accelerated-approval-priority-review/fast-track 

Criado para facilitar aprovação de medicamentos
voltados para necessidades médicas não atendidas de 

modo que o novo medicamento chegue
mais rápido ao paciente

https://www.fda.gov/patients/fast-track-breakthrough-therapy-accelerated-approval-priority-review/fast-track


RDC 205/2017
ANVISA

Art. 2o. Esta resolução se aplica a novos
medicamentos para doenças raras.

Art. 1o. Procedimento especial para:

I – anuência de ensaios clínicos a serem realizados
no Brasil para avaliação de medicamentos para 
doenças raras;

II – cer8ficação de boas prá8cas de fabricação
aplicável a medicamentos para doenças raras; e

III – registro sanitário de novos medicamentos para 
doenças raras.

hfps://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/anvisa/2017/rdc0205_28_12_2017.pdf 

https://bvsms.saude.gov.br/bvs/saudelegis/anvisa/2017/rdc0205_28_12_2017.pdf


Pesquisa SPIN



www.socialpharmaceu/calinnova/on.org/

Financiamento



Julino Rodrigues (1) Claudio Cordovil (3)Fernando Aith (1) Marina Borba (1,2)

TEAM

1 – University of São Paulo - Center for Studies and Research in Health Law (CEPEDISA)
2 – Centro Universitário São Camilo (CUSC/SP)

3 – Sergio Arouca National School of Public Health(ENSP/Fiocruz)



The objective of this project is to understand 
the economic, political, regulatorial, social, and scientific 
barriers as well as the facilitators to alternative forms of 

pharmaceutical research for rare diseases drugs. 

https://www.rarediseasesinternational .org/wp-content/uploads/2022/01/Final-UN-Text-UN-Resolution-on-Persons-Living-with-a-Rare-Disease-and-their-Famil ies.pdf

https://www.rarediseasesinternational.org/wp-content/uploads/2022/01/Final-UN-Text-UN-Resolution-on-Persons-Living-with-a-Rare-Disease-and-their-Families.pdf


Cenário das DR

- A inovação farmacêuKca é altamente
regulamentada e insKtucionalizada, sendo o 
modelo dominante de inovação;

- O modelo atual não fornece a quanKdade e a 
qualidade de produtos de saúde necessários
para lidar com as necessidades médicas não
atendidas;

- O modelo atual oferta produtos de saúde com 
preços insustentáveis aos sistemas de saúde;



É o desenvolvimento e implementação de novas ideias
(produtos, serviços ou modelos) para atender às

necessidades sociais a par8r da criação de novas relações e 
colaborações sociais.

INOVAÇÃO SOCIAL

European Commission. GUIDE TO SOCIAL INNOVATION. 2013 Mar [cited 2021 April 27]. hRps://ec.europa.eu/eip/ageing/library/guide-social- innovaXon_en 



INOVAÇÃO SOCIAL (IS)

§ É tanto um processo quanto um produto. É uma dinâmica comum da história humana, 
na qual prá8cas de IS podem ser iden8ficadas nos séc. XVIII e XIX;

§ Por essência, visa a melhorar o bem-estar humano;

§ Voltada para servir às necessidades sociais por meio de novos arranjos e formas de 
organização:         É orientada pelas demandas, em vez de ser orientada pela oferta;

DOUGLAS, Conor MW et al. Social pharmaceutical innovation and alternative forms of research, development and deployment for drugs for rare 
diseases. Orphanet Journal of Rare Diseases, v. 17, n. 1, p. 344, 2022.



INOVAÇÃO SOCIAL (IS)

§ Surge de “baixo para cima” à Par8cipação social tem papel significa8vo;

§ A inovação ASCEDENTE desenvolve-se em abordagens abertas e colabora8vas
§ Compar8lhamento mais livre do conhecimento;
§ Abordagem mais comunitária da propriedade do conhecimento;
§ Abertura disciplinar que permite abordagens integradas para a resolução de 

problemas.

§ Preocupação com a capacitação e empoderamento de usuários e cidadãos para que 
sejam alcaçados resultados sob medida para necessidades específicas.

DOUGLAS, Conor MW et al. Social pharmaceutical innovation and alternative forms of research, development and deployment for drugs for rare diseases. Orphanet Journal of Rare Diseases, v. 17, n. 1, p. 344, 2022.



“Inovações sociais [frequentemente] 

atendem a demandas que nem o 

Estado nem os mercados poderiam

ou podem atender”

Anheier HK, Krlev G, Mildenberger G. Social innovaBon: comparaBve perspecBves. New York: Routledge; 2019. 

“Reforça a capacidade de agir do indivíduo

com base nos valores da solidariedade e 

inclusão”





Novasparcerias
entre ossetores

públicose privado 
para criaçãode 

redes cooperação

NOVAS PARCERIAS 
DE P&D

Diferentes tipos de SPIN

FORMAS 
ALTERNATIVAS DE 

REGISTRO

MARCOS 
REGULATÓRIOS 
ALTERNATIVOS

Formas
alterna8vasde 
fornecimentoe 

registrode 
medicamentos

Novosmodelosde 
ATSque 

consideremo valor 
social dos 

medicamentos
para necessidades

médicasnão
atendidas

RDC 205



Limites da
Pesquisa
§ O processo de tomada de decisão da Conitec sofre

com a falta de independência e transparência;

§ Par8cipação incipiente de organizações de pacientes
com DR;

§ Judicialização --> Função contramajoritária do STF;



É importante destacar o papel das democracias

modernas na criação de respostas jurídicas e 

institucionais para garantir inovação e 

acessibilidade de medicamentos para doenças

raras

DOUGLAS, Conor MW et al. Social pharmaceutical innovation and alternative forms of research, development and deployment for drugs for rare 
diseases. Orphanet Journal of Rare Diseases, v. 17, n. 1, p. 344, 2022.

DEMOCRACIA SANITÁRIA



https://www.rarediseasesinternational .org/wp-content/uploads/2022/01/Final-UN-Text-UN-Resolution-on-Persons-Living-with-a-Rare-Disease-and-their-Famil ies.pdf

Governança global da doenças raras mediante:
- colaborações internacionais entre os Estados;
- inclusão das doenças raras na Agenda, ações e prioridades ONU.

Fortalecimento dos sistemas de saúde pelos Estados para a promoção
do acesso universal à saúde, priorizando à atenção primária;

Incremento da participação social nas tomadas de decisões estatais.

https://www.rarediseasesinternational.org/wp-content/uploads/2022/01/Final-UN-Text-UN-Resolution-on-Persons-Living-with-a-Rare-Disease-and-their-Families.pdf
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