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RESUMO 

 

Introdução: perante os aumentos significativos dos gastos das tecnologias no setor saúde, 

tornou-se imperativo o estabelecimento de prioridades e alocação equitativa de recursos em 

sistemas de saúde públicos. Nesse sentido, a avaliação de tecnologia em saúde (ATS) é uma 

ferramenta utilizada para essa finalidade. No entanto, no Brasil, a legislação lista alguns 

critérios para a condução desse processo o qual com a introdução de tecnologias de alto preço 

tem trazido a debate novos valores e incertezas que contrapõe os atos normativos da comissão. 

Objetivo: o estudo objetivou analisar a Comissão Nacional de Incorporação de Tecnologias no 

SUS, buscando compreender o papel dos valores e das incertezas que podem ser reconhecidos 

ou manifestados nas tomadas de decisões para a incorporação de medicamentos de alto preço 

(MAP) no sistema de saúde brasileiro. Metodologia: trata-se de um estudo de métodos mistos, 

longitudinal e prospectivo, o qual está estruturado em quatro capítulos: (i) revisão integrativa; 

(ii) estudo exploratório comparativo; (iii) revisão da literatura e estruturação de um modelo 

conceitual e (iv) análise qualitativa. Resultados: os resultados iniciais fundamentados na 

literatura científica demonstraram que o Brasil e a Inglaterra apesar de considerados 

semelhantes como sistemas universais de saúde, propõem distintas políticas de acesso e 

sustentabilidade. Entre as principais diferenças, destaca-se a utilização no Brasil de mecanismos 

de licença compulsória e parcerias para o desenvolvimento produtivo local. Já a Inglaterra opera 

por meio de políticas de acesso acelerado colaborativo e acordos com indústrias multinacionais. 

A partir dessa premissa inicial, na sequência a análise comparativa dos produtos de 

recomendações realizado para doenças raras nos sistemas de saúde demonstrou que a Conitec, 

apresentou menor detalhamento de elementos preconizados em uma ATS, especialmente nos 

aspectos organizacionais e do manejo desses medicamentos no sistema de saúde, quando 

comparado ao NICE. A partir dessa proposição de características individuais de cada comissão, 

na explicação do comportamento Conitec ao longo dos anos, foi estruturado um modelo de 

conceitual, o qual foi derivado de fatores provenientes das normativas da Comissão e dos 

fatores empíricos relacionados a julgamentos de valor e as incertezas dos envolvidos nessas 

avaliações. Nesse sentido, os dados no modelo subsidiaram a análise qualitativa que 

demonstrou os subterfúgios utilizados durante as tomadas de decisões da Conitec relacionados 

a esses fatores, sugerindo a necessidade de revisão sobre os métodos de avaliação nesse cenário 

de doenças raras. Conclusão: o processo de tomada de decisão da Conitec ficou caracterizado 

como uma navegação ou negociação de incertezas e valores entre as diferentes partes 

interessadas. A apresentação e comunicação das incertezas é ainda um desafio que o plenário 

precisa articular de uma forma transparente e compreensível para que se tenha um processo 

homogêneo dos fatores decisivos da incorporação dessas tecnologias no SUS, garantindo assim 

a legitimidade da Comissão ao longo dos anos. 

 

Palavras-chave: Políticas em saúde; Avaliação de Tecnologias em Saúde; Medicamentos. 

 



 

 

ABSTRACT 

 

Introduction: faced with significant increases in technology spending in the health sector, it 

has become imperative to prioritise and equitably allocate resources in public health systems. 

In this sense, health technology assessment (HTA) is a tool used for this purpose. However, in 

Brazil, the legislation lists some criteria for the conduction of this process, which with the 

introduction of high-priced technologies has brought to debate new values and uncertainties 

that oppose the normative acts of the commission. Objective: the study aimed to analyse the 

National Commission for the Incorporation of Technologies into SUS, seeking to understand 

the role of values and uncertainties that can be recognised or manifested in decision-making for 

the incorporation of high-priced medicines (MAP) into the Brazilian health system. 

Methodology: this is a mixed method, longitudinal and prospective study, which is structured 

into four chapters: (i) integrative review; (ii) exploratory comparative study; (iii) literature 

review and structuring of a conceptual model and (iv) qualitative analysis. Results: the initial 

results based on the scientific literature showed that Brazil and England despite being 

considered similar as universal health systems, propose distinct policies of access and 

sustainability. Among the main differences, Brazil uses compulsory license mechanisms and 

partnerships for local productive development. England, on the other hand, operates through 

collaborative accelerated access policies and agreements with multinational industries. Based 

on this initial premise, the comparative analysis of the products of recommendations for rare 

diseases in health systems showed that Conitec presented less detailing of the elements 

recommended in an HTA, especially in the organizational aspects and management of these 

drugs in the health system when compared to NICE. Based on this proposition of individual 

characteristics of each commission, in explaining the Conitec behaviour over the years, a 

conceptual model was structured, which was derived from factors originating from the norms 

of the Commission and empirical factors related to value judgments and the uncertainties of 

those involved in these assessments. Nesse sentido, os dados no modelo subsidiaram a análise 

qualitativa que demonstrou os subterfúgios utilizados durante as tomadas de decisões da 

Conitec relacionados a esses fatores, sugerindo a necessidade de revisão sobre os métodos de 

avaliação nesse cenário de doenças raras. Conclusion: the Conitec decision making process, 

was characterized as a navigation or negotiation of uncertainties and values among different 

stakeholders. The presentation and communication of uncertainties is still a challenge that the 

plenary needs to articulate in a transparent and understandable way to have a homogeneous 

process of the decisive factors to incorporation of these technologies in SUS, ensuring the thus 

the legitimacy of the Commission over the years. 

 

Key words: Health policies; Health Technology Assessment; Medicines. 
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APRESENTAÇÃO 

 

A aproximação com o tema da avaliação de tecnologias em saúde, aconteceu com o 

início de minha trajetória profissional no Estado de Santa Catarina como Farmacêutico no 

Núcleo de Apoio Técnico ao Judiciário (NAT-Jus/SES/SC). O conceito de um Núcleo Técnico 

no Estado com a atuação do Farmacêutico tem como papel central a racionalização do cuidado 

e a geração de evidências científicas clínicas que subsidiassem as decisões dos magistrados no 

ato da tomada de decisão para deferir ou não em relação à uma tecnologia demanda ao Estado. 

Durante os anos de atuação, tive a oportunidade de trabalhar com diferentes atores do sistema, 

tais como gestores, técnicos como médicos e farmacêuticos, os pacientes, entre outros, o qual 

possuíam distintas racionalidades do modo de entender o acesso à tecnologia em saúde. Em 

muitos casos apesar de utilizado a mesma base de evidência científicas, a depender de inúmeros 

fatores que não eram unicamente “técnicos” esses diferentes atores poderiam chegar em 

distintas conclusões em relação a garantia do acesso. Além disso, pairava muitas incertezas 

nestas avaliações de tecnologias demandadas por via judicial, visto que as evidências nem 

sempre trariam todas as respostas necessárias ao caso concreto. Com o crescente fenômeno da 

judicialização da saúde fiquei intrigado a investigar quais os problemas de acesso que acontecia 

com essas pessoas que acionavam o judiciaria na busca de seus direitos. Com essas ideias 

iniciais, fui ao encontro da Professora Silvana, o qual na sequência em 2018, tive a sorte de ser 

aprovado no processo seletivo do doutorado e na sequência participar do seminário 

internacional “Acesso a medicamentos: da propriedade intelectual à incorporação nos sistemas 

de saúde”, que viabilizou uma discussão sobre acesso a medicamentos de alto preço em 

diferentes países, como Argentina, Brasil, Colômbia e Inglaterra. Nesse momento, tive a 

oportunidade de conhecer nosso colaborador internacional, Professor Michael, sociólogo com 

vasta experiencia e expertise em sociologia médica e análise de agências de avaliação de 

tecnologias em saúde, como na Inglaterra. A partir desse seminário e dos contatos realizados, 

desenvolvemos esse projeto com intuito de trabalhar investigando essas lacunas de 

conhecimento e de uma forma não pragmática a avaliação de tecnologias em saúde no Brasil, 

trazendo algo diferente do que se baseada a literatura nacional bastante tecnicista. Assim, surgiu 

um projeto de visada investigar a avaliação de tecnologias em saúde de uma maneira contextual 

de onde ela está imersa, envolvida, para então ser plausível uma interpretação robusta da 

realidade. Foi um grande aprendizado e desafio me aventurar nessa jornada sociológica. O 

tempo foi aprimorando meu conhecimento sobre o conteúdo por meio da participação em 



 

 

congressos, palestras e seminários, e tudo aquilo que poderia absorver desse tema. Em 2021, 

senti que havia necessidade não mais fazer parte do NAT-Jus de Santa Catarina e fui à sequência 

chamado para a Diretoria de Assistência Farmacêutica – DIAF do Estado, o qual até o momento 

me encontro. Hoje sinto que a atuação como Farmacêutico do Sistema Único de Saúde 

contribuindo com a geração de projeto foi fundamental na minha jornada acadêmica pois se não 

fosse ambas conciliadas, a realidade de concretizar essa tese tenho absoluta certeza que não 

aconteceria. Nesse momento, novos caminhos poderão surgir para aprimorar não apenas os 

conhecimentos acadêmicos adquiridos, mas também disseminar o aprendizado para garantia de 

uma qualidade e acesso aos medicamentos de alto prelo e legitimidade da Conitec no Brasil.
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1 INTRODUÇÃO 

 

Os cuidados nos sistemas de saúde perpassam pelo uso de medicamentos como uma 

das principais ferramentas para o aprimoramento da saúde, social e econômica, tanto individual 

quanto coletiva (CRISTIANO; CONTE, 2018). No entanto, em uma perspectiva global, os 

preços dos medicamentos estão galgando valores cada vez mais exorbitantes cobrados pelas 

indústrias farmacêuticas, aliado à escassez de dados públicos compartilhados no mercado 

farmacêutico que possam ser condizentes sobre os componentes referentes aos custos de 

fabricação (MOON et al., 2020; VOGLER; SCHNEIDER; ZIMMERMANN, 2019; WHO, 

2018). As despesas globais com produtos farmacêuticos atingiram US$ 1,135 trilhão em 2017, 

um aumento de 56% em relação a 2007 (AITKEN; KLEINROCK; NASS, 2018). No Brasil, o 

aumento é ainda maior, chegando ao patamar de 900% em 20 anos. Entre 2000 e 2020, os gastos 

com saúde pública do País aumentaram de R$ 34 bilhões para R$ 338 bilhões, representando 

4,5% do PIB em 2020. Os gastos do governo com medicamentos aumentaram de R$ 3,8 bilhões 

em 2005 para R$ 8,5 bilhões em 2013; um crescimento significativo que deve continuar a 

ocorrer devido às mudanças demográficas e epidemiológicas aliadas ao crescimento 

exponencial das inovações tecnológicas (VIEIRA, 2018). 

Nesse sentido, o financiamento e o acesso aos medicamentos são questões relevantes 

nas discussões políticas, que mais recentemente incluíram a garantia de acesso àqueles mais 

caros, sem que isso comprometesse a sustentabilidade dos sistemas de saúde (PAHO, 2010). 

Nessa acepção, os países compartilham grande diversidade no que concerne à definição de 

políticas públicas adotadas para superar esses desafios e alcançarem o objetivo de garantir o 

acesso aos medicamentos de alto preço nos sistemas de saúde (BABAR, 2020).  

A definição de medicamentos de “alto preço” ainda não está internacionalmente 

estabelecida, podendo variar até mesmo dentro de um país. É importante destacar a diferença 

nas definições de custo, preço e valor. Nesse contexto, custo é o valor necessário para fabricar 

e entregar a tecnologia, preço é o valor reembolsado e valor é o que o prestador de serviços de 

saúde percebe como o valor da tecnologia (GONÇALVES, 2022). Alguns países podem 

categorizar como medicamentos de alto preço aqueles para câncer, doenças imunológicas e 

doenças raras, definido pelo valor limite por paciente ou por ano a ser reembolsado por um 

pagador público (VOGLER, 2018). Esses medicamentos geralmente apresentam patente de 

monopólio que representa uma carga financeira significativa para o sistema público de saúde 

e/ou grande investimento individual direto para os indivíduos. As definições mais 
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contemporâneas de medicamento de alto preço foram ilustradas no relatório de 2015 do 

Escritório Regional da Organização Mundial da Saúde (OMS) da Europa, que define um 

medicamento como caro, se a terapia exceder 10.000 euros por paciente por ano, quantia a ser 

reembolsada por um pagador público (OMS, 2015). 

Por falta de uma definição universal, todos esses elementos - custo, exclusividade, 

inovação e tipo de doença - convergem para formar as características desses medicamentos, 

levando a sérios desafios quanto ao acesso e à definição de políticas públicas para 

sustentabilidade dos sistemas de saúde (PAHO, 2010). O preço alto, propriamente, pode não 

ser o critério decisivo, pois outros fatores determinantes podem incluir o uso ou a demanda do 

produto no país (HASAN; LU, 2018). Alguns autores já identificaram que em países de baixa 

e média renda existem barreiras inter-relacionadas ao sistema de saúde, regional/hospitalar e a 

níveis dos pacientes para alcançar melhores resultados quanto ao acesso aos medicamentos de 

alto preço. As barreiras ao acesso incluíram a acessibilidade relacionadas dos custos de 

infraestrutura do sistema de saúde para utilização do medicamento, os diferentes critérios do 

processo de tomada de decisão para o financiamento, os critérios de elegibilidade para o acesso, 

a variação geográfica, a comunicação entre médicos e pacientes e os custos de pagamento para 

os pacientes a nível individual (WAHLSTER et al., 2015). 

No Brasil, no campo da saúde, limites histórico-estruturais, legados institucionais e a 

disputa de projetos para o setor saúde influenciaram a política nacional de ampliação dos 

serviços públicos que ocorreu de forma concomitante ao fortalecimento de segmentos privados, 

configurando mercados dinâmicos em saúde e que disputam os recursos do Estado com diversos 

fatores condicionantes e determinantes de influência (MACHADO; DE LIMA; DE FARIA 

BAPTISTA, 2017). Nesse sentido, a aplicação de determinadas políticas de saúde que 

subsidiem as prioridades de saúde do sistema universalista exigiu uma justificativa robusta para 

que seus resultados sejam considerados éticos e sociais aceitáveis, sob pena de haver sérios 

riscos de retrocessos nas conquistas alcançadas. O crescente número de novos produtos 

lançados no mercado vem intensificando o assunto, tornando a Avaliação de Tecnologias em 

Saúde (ATS) uma política de Estado primordial no Brasil (BERTRAM et al., 2016; SHIELDS; 

ELVIDGE, 2020). Assim, desde a década de 1990, gestores do sistema público têm investido 

na ATS como principal ferramenta para gerar informações científicas visando cumprir a difícil 

tarefa de conciliar a justiça social e a equidade no acesso com a sustentabilidade econômica no 

sistema de saúde brasileiro (OLIVEIRA; NASCIMENTO; LIMA, 2019).  
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2 REFERENCIAL TEÓRICO 

 

2.1 AVALIAÇÃO DE TECNOLOGIAS EM SAÚDE (ATS) 

 

A avaliação tecnológica em saúde se desenvolveu nos países da Europa Ocidental no 

final dos anos 1970, notadamente naqueles com sistemas de saúde públicos e de cobertura 

universal - Suécia, Holanda e Reino Unido. De início, dedicou-se a produzir informações sobre 

a eficácia e segurança das novas tecnologias, principalmente aquelas de alto preço. Dentre essas 

tecnologias, destacavam-se os equipamentos, pois os processos de análises clínicas ainda não 

estavam tão bem definidos. Desse modo, ampliou-se o escopo de informações necessárias para 

as novas tecnologias em geral, agregando análises de medicamentos e a sua dimensão quanto à 

eficiência/economia, constituindo-se, nesse sentido, um mecanismo complementar de 

vigilância do setor público (NOVAES; ELIAS, 2013).  

O principal desafio das agências regulatórias nos países tem sido desempenhar com 

rigor e autonomia suas responsabilidades técnicas e legais, sem transformá-las em rituais 

burocráticos excessivamente caros e lentos e ocupar um espaço claramente definido nas 

políticas econômicas, industriais, jurídicas e de saúde do país (DUTILH, 2006; NOVAES; DE 

SOÁREZ, 2016). 

Em 2020, o grupo de trabalho internacional conjunto, coliderado pela International 

Network of Agencies for Health Technology Assessment (INAHTA) e pela Health Technology 

Assessment International (HTAi), desenvolveu uma definição aceita internacionalmente de 

ATS como:  

 

A ATS é um processo multidisciplinar que utiliza métodos explícitos para determinar 

o valor de uma tecnologia da saúde em diferentes pontos de seu ciclo de vida. O 

objetivo é informar a tomada de decisão a fim de promover um sistema de saúde 

equitativo, eficiente e de alta qualidade. (O’ROURKE; OORTWIJN; SCHULLER, 

2020, p.2, tradução nossa). 

 

Segundo os autores, o recurso metodológico surgiu como um processo formal, 

sistemático e transparente que usa métodos para considerar as melhores evidências científicas 

disponíveis para tomada de decisão na introdução de medicamentos na atenção à saúde. As 

dimensões do valor para uma tecnologia de saúde devem sempre ser avaliadas comparando-as 

com as alternativas disponíveis no mercado. Essas dimensões geralmente incluem eficácia 

clínica, segurança, custo e implicações econômicas, éticas, sociais, culturais, questões jurídicas, 



21 

 

aspectos organizacionais e ambientais, bem como implicações mais amplas para os pacientes, 

familiares, cuidadores e a população. O valor pode variar dependendo da perspectiva adotada, 

as partes interessadas e o contexto envolvido (O’ROURKE; OORTWIJN; SCHULLER, 2020). 

É importante mencionar a definição clara relacionada que distingue os conceitos de avaliação 

(assessment) e apreciação (appraisal) na ATS, sendo que a avaliação corresponde à análise 

científica, que consiste na coleta e síntese da informação, produzindo o conhecimento. Já a 

apreciação é o processo político de tomada de decisão, que leva em conta informações 

contextuais (WALLEY, 2007).  

 

2.2 ATS NO BRASIL 

 

A publicação da Portaria n. 2.690, de 5 de novembro de 2009, que instituiu a Política 

Nacional de Gestão de Tecnologias em Saúde (PNGTS), foi um marco central no 

desenvolvimento de estratégias para geração de evidências científicas visando subsidiar a 

gestão de tecnologias no País. Segundo a política, tecnologias em saúde são definidas como: 

medicamento, materiais, equipamentos e procedimentos, sistemas organizacionais, 

educacionais, de informações e de suporte, e programas e protocolos assistenciais, por meio 

dos quais a atenção e os cuidados com a saúde são prestados à população (BRASIL, 2010). Já 

a PNGTS define a ATS como: 

 

[...] o processo contínuo de análise e síntese dos benefícios para a saúde, das 

consequências econômicas e sociais do emprego das tecnologias, considerando os 

seguintes aspectos: segurança, acurácia, eficácia, efetividade, custos, custo-

efetividade e aspectos de equidade, impactos éticos, culturais e ambientais envolvidos 

na sua utilização. (BRASIL, 2010).  

 

A política recomenda atributos fundamentais em que uma tecnologia em saúde deva 

ser avaliada, tais como segurança, eficácia, efetividade, eficiência, impactos econômicos, 

éticos, sociais e ambientais no País (NOVAES; ELIAS, 2013).  

Paralelamente à política, foi formalizada no Brasil, por meio da Lei n. 12.401, de 28 

de abril de 2011, a criação da Comissão Nacional de Incorporação de Tecnologias no SUS 

(Conitec), que é assistida pelo Departamento de Gestão e Incorporação de Tecnologias em 

Saúde - DGITS do Ministério da Saúde (BRASIL, 2011). A Comissão, por meio do Decreto n. 

7.646, de 2011, dispõe sobre a assistência terapêutica e a incorporação de tecnologia em saúde 

no âmbito do SUS. A demanda de incorporação de tecnologia em saúde a ser avaliada pela 
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Conitec, de acordo com o artigo art. 15, § 1º do Decreto n. 7.646/2011, deve apresentar o 

número e a validade do registro da tecnologia em saúde na Anvisa; a revisão minuciosa e 

sistemática da literatura científica buscando as melhores evidências disponíveis que 

demonstrem que a tecnologia pautada é, no mínimo, tão eficaz e segura quanto aquelas 

disponíveis no SUS para determinada indicação; o estudo de avaliação econômica comparando 

a tecnologia pautada com as tecnologias em saúde disponibilizadas no SUS; o preço fixado pela 

Câmara de Regulação do Mercado de Medicamentos (CMED), no caso de medicamentos; a 

consideração das necessidades de saúde da população e as prioridades da política de saúde; as 

características de mercado e seleção de alternativas de tratamento comparáveis; e a logística de 

implantação de novas tecnologias de acordo com o protocolo assistencial do SUS; além de 

outros critérios (BRASIL, 2011; BRASIL, 2010; ELIAS, 2017; NOVAES; ELIAS, 2013).  

Além disso, o regimento de funcionamento da Conitec, alterado pelo Decreto n. 

11.161/2022, define que o processo de ATS envolve tipicamente uma avaliação inicial das 

evidências científicas conduzida por grupos técnicos, da secretaria-executiva, seguida pela 

avaliação dessas evidências por um comitê ou plenário deliberativo de caráter colegiado 

permanente, integrante da estrutura governamental do Ministério da Saúde, que realiza as 

recomendações de incorporação para decisão final (BRASIL, 2022). O plenário é composto 

pelo: 

 

I - Ministério da Saúde: 

a) Secretaria de Ciência, Tecnologia e Insumos Estratégicos do Ministério da Saúde, 

que o presidirá; 

b) Secretaria-Executiva; 

c) Secretaria Especial de Saúde Indígena; 

d) Secretaria de Atenção à Saúde; 

e) Secretaria de Vigilância em Saúde; 

f) Secretaria de Gestão Estratégica e Participativa; e 

g) Secretaria de Gestão do Trabalho e da Educação na Saúde; 

II - Agência Nacional de Saúde Suplementar - ANS; 

III - Agência Nacional de Vigilância Sanitária - ANVISA; 

IV - Conselho Nacional de Saúde - CNS; 

V - Conselho Nacional de Secretários de Saúde - CONASS; 

VI - Conselho Nacional de Secretarias Municipais de Saúde - CONASEMS; e 
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VII - Conselho Federal de Medicina - CFM, especialista na área nos termos do § 1º do 

art. 19-Q da Lei n. 8.080, de 1990. 

 

Além disso, representantes dos Núcleos de Avaliação de Tecnologias em Saúde 

(NATS) e integrantes da Rede Brasileira de Avaliação de Tecnologias em Saúde (Rebrats) e da 

Associação Médica Brasileira (AMB) ganharam em 2022, com efeito a partir de fevereiro de 

2023, um espaço e o direito a voto na Comissão. Também nas reuniões da Comissão participam, 

mas sem direito a voto, representantes do Conselho Nacional de Justiça, do Conselho Nacional 

do Ministério Público e do Conselho Superior da Defensoria Pública.  

Em 2022, definido pelo Decreto n. 11.161/2022 foi proposta uma distinta articulação 

dos princípios norteadores da Conitec com especial mudança na sua estrutura, que passa a 

operacionalizada pela Secretaria-Executiva e três comitês temáticos: 1) o de medicamentos; 2) 

o de protocolos clínicos e diretrizes terapêuticas, responsáveis pela emissão de relatórios e 

pareceres que visam dar suporte às competências relacionadas ao processo de monitoramento e 

avaliação da incorporação de tecnologias, assessorando o Ministério da Saúde, bem como na 

constituição ou alteração de protocolos clínicos e diretrizes terapêuticas no Brasil; 3) e o de 

produtos e procedimentos (Figura 1) (BRASIL, 2022). 

 

Figura 1 - Eixos temáticos de análise das demandas na Conitec 

 
Fonte: elaborada pelo autor (2022). 

 

Recentemente, também foi aprovada a Lei n. 14.313, de 2022, que determina a 

indicação de medicamento ou produto que seja distinta daquela aprovada no registro na Agência 

Nacional de Vigilância Sanitária (Anvisa), bastando, para tanto, que a nova indicação 

terapêutica tenha sido recomendada pela Conitec e esteja padronizado em protocolo clínico 

estabelecido pelo Ministério da Saúde (BRASIL, 2022). A Lei é uma atualização do Decreto n. 



24 

 

8.077/2013, que já previa no âmbito do SUS a indicação de uso de medicamento que fosse 

distinta daquela aprovada no registro, porém a Conitec deveria solicitar autorização à Anvisa, 

portanto, a Lei 14.313 resulta em maior simplificação procedimental e dá maior protagonismo 

à Comissão. Além disso, a Lei reitera a regra do artigo 8º, § 5º da Lei n. 9.782/1999, que autoriza 

a utilização de medicamentos e produtos sem registro sanitário na Anvisa, desde que adquiridos 

via organismos multilaterais internacionais e destinem-se ao uso em programas de saúde 

pública do Ministério da Saúde e entidades vinculadas (BRASIL, 2022). 

Outra inovação foi quanto à randomização para avaliação de demandas da Conitec, 

que serão encaminhadas aos Núcleos de Avaliação de Tecnologias em Saúde (Nats) (a) 

considerando a competência técnica e especialização necessária para analisar o problema e, na 

sequência (b) a divulgação de todas as ações do procedimento de análise. A Figura 2 apresenta 

a sequência para a incorporação de tecnologias em Saúde no SUS. 

 

Figura 2 - Fluxograma simplificado de incorporação de tecnologias em saúde no SUS 

 
Fonte: Ministério da saúde. DOU (Diário Oficial da União); SCTIE (Secretaria de Ciência, Tecnologia e 

Insumos Estratégicos do Ministério da Saúde); SE/Conitec (Secretaria-Executiva da Conitec). 

 

2.3 ANÁLISE ECONÔMICA 

 

Em uma avaliação de tecnologia em saúde, é recomendado, sempre que possível, a 

adoção da análise de custo-efetividade (ACE), ou a análise de custo-utilidade, que permite a 

comparação de duas tecnologias com esperada eficácia clínica ou humanística incremental, sem 

entrar no debate ético. No Brasil, o processo da definição de metodologias econômicas a ser 

utilizada na análise segue as diretrizes econômicas publicadas em 2014 (BRASIL, 2014). No 
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entanto, em 2022 foi implementada a Lei n. 14.313, que traz explicitamente em seu § 3º a 

necessidade de se estabelecerem indicadores de custo-efetividade:  

 

§ 3º As metodologias empregadas na avaliação econômica a que se refere o inciso II 

do § 2º deste artigo serão dispostas em regulamento e amplamente divulgadas, 

inclusive em relação aos indicadores e parâmetros de custo-efetividade utilizados em 

combinação com outros critérios. (BRASIL, 2022). 

 

A ACE é um instrumento de valoração das intervenções em saúde utilizado pela 

grande maioria dos sistemas de saúde para incorporação de medicamentos (CAMPOLINA; 

CICONELLI, 2006; HOOMANS; SEVERENS, 2014; VIEIRA, 2017). O método busca 

preencher a lacuna existente entre as preferências e a ciência, em que os custos são confrontados 

com desfechos clínicos. O objetivo da ACE é avaliar o impacto de distintas alternativas que 

visem identificá-las com melhores efeitos do tratamento em troca de maior custo. Portanto, uma 

característica importante é que os estudos de ACE são sempre comparativos, destinando-se a 

selecionar a melhor opção para atingir a eficiência. Para a correta interpretação das etapas de 

construção da ACE, deve-se selecionar: as alternativas terapêuticas ou tecnologias em saúde a 

serem estudadas; a definição da perspectiva da análise, ou seja, o ponto de vista para indicar 

quem é o interessado na resposta do estudo, que no caso é o sistema público; a seleção dos 

desfechos a serem analisados, que são estratificados em finais ou principais, como a 

mortalidade, e aqueles intermediários ou desfechos secundários; a seleção das categorias de 

custos – diretos e indiretos; a taxa de desconto aplicada no momento; e o limite de custo-

efetividade a pagar (NEUMANN; COHEN, 2018; PAULY et al., 2021; SECOLI SR et al., 

2010; WHYTE et al., 2016). Os estudos são expressos em termos da duração e da qualidade da 

sobrevida obtida por diferentes tipos de intervenções em saúde. Esse tipo de estudo é utilizado 

para comparar diferentes tratamentos, geralmente de alto custo, de impacto qualitativo e 

quantitativo, e pouco conhecido sobre a sobrevida de pacientes crônico. A realização dessas 

projeções e estimativas, além de outros pressupostos, é fruto da combinação de dados de 

diversas origens para construção de um modelo de análise econômica e agrega incertezas a seu 

resultado, que podem ser controladas por meio da variação desses parâmetros em análises de 

sensibilidade (ALEXANDRA; VELOSO, 2009; WHITEHEAD; ALI, 2010). Os economistas 

da saúde avançaram na proposta, que passa por utilizar uma versão do método formal de 

alocação de recursos, da ACE, geralmente designada de análise ACU, que usa os anos de vida 

ajustados pela qualidade (AVAQ), do inglês quality-adjusted life-years – QALY, como medida 
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de benefício (SHIELDS; ELVIDGE, 2020). Tanto ACE, quanto ACU têm resultados expressos 

em razão de custo-efetividade incremental (RCEI). 

 

2.3.1 QALY ou AVAQ 

 

Entre as medidas para avaliação de eficiência na alocação de recursos, destaca-se o 

QALY (WHITEHEAD; ALI, 2010). O conceito de QALY foi desenvolvido na década de 1970 

e é um dos principais indicadores de saúde utilizado nos sistemas de saúde permitindo capturar 

simultaneamente ganhos com a redução da morbidade (ganhos em qualidade) e a redução da 

mortalidade (ganhos em quantidade), integrando-os em uma única medida, considerado assim 

o padrão-ouro para a tomada de decisão em uma análise de custo-efetividade ou custo-utilidade 

(CAMPOLINA; CICONELLI, 2006).  

As principais agências de países internacionais de ATS utilizam o QALY como um 

requisito para permitir a comparação de todos os ganhos em saúde, independentemente de quem 

os experimenta, referindo-se a isso como o princípio da maximização da saúde 

(ALEXANDRA; VELOSO, 2009). No entanto, o QALY pode ter diversas limitações, entre 

elas a ética, por exemplo enfatizando o fato de que todos os QALYs são considerados iguais, 

independentemente do paciente ou de fatores situacionais. No caso, um paciente com uma 

doença terminal, provavelmente terá maior benefício de um QALY quando comparado a um 

indivíduo sem uma doença terminal. Além disso, alguns críticos argumentam que um estado de 

saúde perfeito não torna necessariamente uma vida mais ou menos valiosa - por exemplo, não 

se pode supor que alguém que está preso a uma cadeira de rodas não possa viver como ou mais 

feliz do que alguém que não está e, subsequentemente, ser considerado com menor QALY. A 

dificuldade também envolve a noção a de livre necessidade de realizar escolhas, que varia de 

indivíduo para indivíduo no que considera relevante para sua saúde. Outras limitações do 

QALY são as metodológicas, em particular, os valores atribuídos à qualidade de vida foram 

frequentemente desenvolvidos com amostras de tamanho pequeno e não representativo de uma 

situação específica. As métricas de utilidade não levam em conta fatores contextuais como a 

gravidade do estado de saúde inicial, prevalência de doenças, status de pais ou cuidadores, ou 

se uma população é marginalizada. Por fim, o QALY tem limitações em produzir resultados 

confiáveis e válidos entre categorias de doenças e não considera uma variedade de fatores 

contextuais, incluindo a especificidade de um programa, por exemplo os cuidados paliativos, 

de saúde mental e, na verdade, a expertise de médicos em contextos específicos de determinadas 
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áreas, como em doenças de final de vida, doenças raras e nos cuidados a determinados grupos, 

por exemplo, cuidados aos idosos (CAMPOLINA; CICONELLI, 2006; PETTITT; RAZA; 

SMITH, 2016). A Figura 3 apresenta um exemplo de melhoria no QALY ou AVAQ referente 

a um tratamento. Nesses casos, as derivações e a utilização de outras metodologias, por exemplo 

pela análise de decisão por múltiplos critérios, pode gerar uma melhor preferência e 

entendimento sobre os fatores condicionantes de cada critério isolado e agregado que levaram 

à execução da tomada de decisão (CAMPOLINA et al., 2017; HOEDEMAKERS et al., 2022).  

 

Figura 3 - Exemplo de melhoria no QALY ou AVAQ referente a um tratamento 

 
Fonte: elaborada pelo autor (2022). 

 

2.4 LIMIARES DE CUSTO-EFETIVIDADE NO BRASIL 

 

O conceito de “limiar” de custo-efetividade (do inglês threshold) foi proposto 

originalmente em 1973 por economistas da saúde. Ele é representado por uma razão entre um 

custo monetário, geralmente expresso em moedas nacionais, por exemplo, o real (R$), no 

numerador, e uma medida de ganho em saúde no denominador. Esse valor deve ser comparado 

ao resultado de estudos de avaliação econômica por meio da razão de custo-efetividade 

incremental (RCEI) para orientar as decisões de incorporação de tecnologias em sistemas de 

saúde. A intervenção deve ser incluída se a RCEI estiver abaixo do limite. Caso contrário, pode 

ser rejeitado (SOAREZ; NOVAES, 2017).  
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Os limiares de custo-efetividade sempre tiveram um papel importante como um 

conceito de ponte entre o mundo da pesquisa acadêmica e o mundo real da priorização da saúde. 

Alguns autores defendem que a definição de um limiar de custo-efetividade é primordial para 

a construção de um sistema de ATS transparente e eficiente (SANTOS et al., 2018). Em 2021, 

o Ministério da Saúde lançou uma publicação sobre o assunto e, posteriormente, um relatório 

que teve origem nas discussões do Plenário da Conitec que decidiu pela adoção de um limiar 

explícito no Brasil, propondo um valor de 1 PIB per capita, ou R$ 40.000 por QALY para 2022. 

Os limites são atualizados anualmente com base no PIB. Três metodologias constavam no 

relatório da Comissão enviado para consulta pública em agosto: precedentes, custo de 

oportunidade e fronteira de eficiência ou custo-efetividade. No entanto, a Conitec recomenda 

flexibilizar o limite de custo-efetividade em algumas situações como no atendimento de 

doenças pediátricas, doenças raras e populações socialmente vulneráveis, utilizando um novo 

limite de até 3 PIB per capta (BRASIL, 2022).  

No entanto, nesse cenário de avaliação da custo-efetividade de uma tecnologia pela 

Conitec, em uma análise histórica tentando relacionar um padrão ou linha traçável entre os 

valores de RCEI com desfecho QALY, foi constatado que as recomendações feitas não foram 

grandemente influenciadas pelas avaliações econômicas, não conseguindo derivar um RCEI 

(INTERFARMA, 2022; SANTOS et al., 2018). Essa informação evidencia uma alta 

complexidade na definição de um limiar de custo-efetividade que englobe todas essas decisões 

e, sendo assim, o perigo do mau uso está na possibilidade de atores, com interesses outros, 

manipularem os valores das razões de custo-efetividade nos estudos apresentados, o que poderia 

tornar a alocação de recursos ainda mais ineficiente. Além disso, aspectos metodológicos para 

definir a fronteira entre a utilidade do limiar explícito e o seu mau uso pode ser tênue (SOAREZ; 

NOVAES, 2017). O quadro técnico-científico capaz de produzir estudos e conduzir a avaliação 

da sua qualidade ainda é reduzido no nosso País. Assim, a principal crítica é que a definição 

desse valor é contextual-específica, dependendo da riqueza local, das características do sistema 

de saúde, da disponibilidade e da capacidade de pagar, bem como das preferências sociais. 

 

2.5 VALORES E A ATS 

 

Os valores podem se originar de uma variedade de fontes na ATS (FRANCIS, 2020; 

MARTINUS et al., 2022). As derivações de valores da teoria clássica da ATS são aquelas 

provenientes da economia e da clínica, que podem ser definidos com o que pode ser informado 
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e plenamente pago por um novo medicamento baseado em: qualquer custo-salvo; grau de 

satisfação; anos de vida ganho; e melhora qualidade de vida ou morbimortalidade 

(ALEXANDRA; VELOSO, 2009; RIZVI et al., 2020; VIANA; SILVA; ELIAS, 2007). Para 

responder a tais dimensões de valores, a ATS pode utilizar diferentes arsenais de ferramentas 

de captura. A exemplo, alguns marcos de valor, como a utilização do sistema GRADE, para 

avaliação da qualidade da evidência científica, e a de marcos de valores econômicos por meio 

de estudos da econômica da saúde  e de impacto orçamentário (MORCHE et al., 2020; 

SCHWINGSHACKL; RÜSCHEMEYER; MEERPOHL, 2021). 

Entretanto, outros valores podem coexistir, como, por exemplo, os valores sociais, que 

são um tipo de declaração em que o valor é derivado de noções de preferência social, isto é, a 

partir de afirmações sobre como a sociedade acredita que o mundo deveria ser e refletem o 

conhecimento empírico (ou percepções) sobre as escolhas que os membros de uma determinada 

sociedade fazem (ou se percebem que fazem) (CHARLTON; WEALE, 2021). Desse modo, em 

uma sociedade, muitas vezes, o que é apresentado como valores sociais singulares pode 

frequentemente representar uma agregação de preferências individuais, ou as preferências de 

grupos dominantes, em vez de refletir a pluralidade de visões públicas (RAWLINS; CULYER, 

2004). Além disso, na ATS derivam-se os valores políticos, que refletem a perspectiva 

particular de grupos específicos que também podem ser derivados das crenças ideológicas com 

interesse na definição de prioridades de saúde - como empresas farmacêuticas ou grupos sociais 

dominantes - alguns dos quais podem ser suficientemente poderosos para garantir que seus 

pontos de vista façam parte do processo de raciocínio na incorporação de tecnologias. Os 

valores políticos também podem variar amplamente entre as entidades, e apenas alguns deles 

se alinharão com as visões defendidas pela sociedade de forma mais ampla (CHARLTON; 

WEALE, 2021).  

Apesar desses valores mencionados, nos últimos anos novos elementos vêm surgindo 

e sendo agregados de forma incerta e heterogênea nas tomadas de decisões em sistemas de 

saúde, especialmente em determinadas áreas, como na de doenças raras e oncologia. Segundo 

Lakdawalla et al., (2018), entre os principais valores que podem ser imputados explicitamente 

ou implicitamente agregados em uma avaliação de medicamentos estão: 1) produtividade de 

trabalho: a produtividade pode ser incluída nas perspectivas para cálculos de custo incremental, 

apesar de gerar preocupações com a equidade. Considerando dois medicamentos que geram o 

mesmo ganho em saúde incremental e imaginando que um é prestado a uma população em 

idade economicamente ativa e o outro a aposentados, se a população em idade ativa experimenta 
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um aumento no tempo de trabalho, isso pode ser incluído como um elemento  de valor; 2) fatores 

da adesão a um medicamento: a literatura sugere que a adesão ao tratamento  não é incluída 

rotineiramente nas análises de custo-efetividade, sendo que se costuma presumir  adesão perfeita 

ao determinar a eficácia clínica, ou presumem que a adesão no mundo real será semelhante à 

adesão no ensaio clínico ao avaliar o benefício. Muitas vezes esse valor não é mensurado devido 

à falta de dados rigorosos sobre a adesão (e eficácia) no mundo real; 3) valor de conhecimento 

como parte do diagnóstico: alguns tipos de diagnóstico podem prever a eficácia do tratamento 

com mais precisão, por exemplo, diagnósticos complementares que determinam se o genótipo 

de um paciente corresponde ao mecanismo de ação de uma terapia. Além disso, pode haver 

algum benefício psicológico para o paciente - no “valor de saber”, mesmo se não existe um 

tratamento ou intervenção que modifique o curso da doença; 4) valor da esperança: surge da 

evidência do valor de poder escolher entre tratamentos com um equilíbrio diferente de riscos e 

benefícios. Os autores destacam que existem inúmeros outros elementos de valor potencial – 

como equidade (além dos efeitos de gravidade da doença, especialmente em sistema de saúde 

com uma restrição orçamentária) e repercussões científicas ao país – que podem ter implicações 

e impactos nas tomadas de decisões, tanto individuais quanto coletivas (Figura 4) 

(LAKDAWALLA et al., 2018; GARRISON et al., 2020).  

Desse modo, ao explorar e articular o raciocínio subjacente à tomada de decisão, os 

definidores de prioridades (e seus críticos) podem julgar ser útil recorrer a essa linguagem para 

descrever claramente a base sobre a qual repousam os valores essenciais da tomada de decisão 

de incorporação de tecnologias em saúde, mesmo que, muitas vezes, capturados de forma 

arbitrária ou incerta. 
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Figura 4 - Elementos de valor relacionado às incertezas 

 
Legenda: círculos verdes = elementos centrais de valor utilizados na maioria dos sistemas de saúde; círculos 

verde-claro = elementos de valor comuns usados de forma consciente e inconsistente; círculos azul-escuro =  

potenciais novos elementos de valor ainda não reconhecidos ou manejados; linha azul = elementos de valor 

considerados pela perspectiva do pagador; e linha vermelha = elementos de valor incluídos na perspectiva social. 

Fonte: Lakdawalla et al. (2018). 

 

2.6 INCERTEZAS PRESENTES NA ATS 

 

A versão de Knight de incerteza é provavelmente a mais citada na literatura. O próprio 

Knight afirma ter sido o primeiro a enfatizar a diferença conceitual entre risco e incerteza 

(KNIGHT, 1921). De fato, a importância de sua teoria deriva dessa distinção em que o risco é 

considerado como uma probabilidade mensurável e a incerteza como uma situação expressa 

por valores indeterminados e não quantificáveis, isto é, refere-se a uma situação de 

“probabilidade numericamente imensurável” (ANDRADE, 2011). Seu significado varia de 

acordo com o contexto disciplinar em que a incerteza está sendo explorada (TERRA; 

GOUDARD, 2018).  

A incerteza tem sido amplamente definida como a qualidade normal, determinante ou 

não, de uma declaração ou reclamação de conhecimento (CALNAN, 2021). Portanto, a 

incerteza é um atributo do conhecimento, não da realidade. Nesses casos, quando as 

circunstâncias futuras pertinentes forem desconhecidas ou, pelo menos, bastante incertas, 

formular prognósticos ou modelagem não é tarefa trivial (ANDRADE, 2011). Subjacente a 
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todas essas interpretações está a ideia de que nosso conhecimento sobre algumas situações 

futuras é falível e contingente ou limitado. A análise da incerteza se depara com a investigação 

da natureza epistemológica do conhecimento e sua relação com a melhor forma de manejar ou 

conduzir essas incertezas no mundo real (MOUSAVI; GIGERENZER, 2014). Se não 

possuímos o reconhecimento, então não somos capazes de identificá-las. Nesse caso, o 

conhecimento probabilístico não pode orientar com segurança as decisões, nem proporcionar 

uma previsão acurada por meio de julgamentos. Há dificuldades práticas quando se faz 

inferências e julgamentos baseados em conhecimento contingente e falível. Isso significa que 

nem somos totalmente ignorantes, nem completamente bem informados, mas que, em vez disso, 

temos algum conhecimento limitado e imperfeito (falível e contingente) dos vários contextos 

de decisão em que nos vemos imersos (ANDRADE, 2011). 

Algumas dessas diferentes formas de incertezas no âmbito da saúde, enfrentadas pelos 

médicos nas tomadas de decisão clínica, estão bem documentadas e são os dois principais tipos 

de incertezas mais bem conhecidos: a ambiguidade na escolha de um tratamento para o paciente 

e a incerteza epistêmica que se apresenta na ausência de conhecimento sobre o estado futuro de 

saúde do indivíduo (BROWN; RYAN; HARRIS, 2014; CALNAN, 1984). Para lidar com elas 

é necessário melhorar ou aumentar o conhecimento (BROWN; RYAN; HARRIS, 2014; 

CALNAN, 1984; PEREIRA, 2010; SILVA; SILVA; PEREIRA, 2017). 

Entretanto, os tipos de incertezas que se manifestam no racionamento ou nas decisões 

no estabelecimento de prioridades em sistemas de saúde são menos reconhecidos. Entre as 

principais categorias de incertezas que foram documentadas, pode-se destacar três camadas de 

incertezas relacionadas às avaliações tecnológicas que culminaram na incorporação de 

medicamentos de alto preço no National Health Service (NHS) (CALNAN; HASHEM; 

BROWN, 2017). No nível mais básico, encontra-se o domínio da incerteza epistêmica - 

relacionada à não existência de conhecimentos científicos acerca da condição de saúde da 

população demandada, ou seja, à falta de conhecimento a respeito do fenômeno. A segunda 

camada de incerteza é processual - envolvendo os vários métodos e abordagens possíveis para 

modelar as vastas evidências que podem ser consideradas e os resultados contestáveis e 

conflitantes associados a eles. Essa complexidade pode excluir qualquer noção de racionalidade 

e encoraja estratégias de confusão sobre a eficácia de certos métodos de investigação para 

fornecer conhecimento sobre as condições de saúde. Nesse cenário de incertezas, várias técnicas 

podem ser aplicadas para sua diminuição e sua propagação, tais como análise de sensibilidade, 

a utilização de banco de dados por meio de amostragens relacionadas a modelos matemáticos 
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para estimativa dos dados (PEREIRA, 2010). No entanto, de uma forma geral, os fenômenos 

naturais apresentam comportamento tão complexo que os modelos matemáticos detalhados não 

conseguem reproduzir, com exatidão, os processos naturais; a esse fenômeno está relacionado 

à incerteza aleatória. A terceira camada de incerteza é interpessoal ou relacional - relacionada 

à competência e aos motivos daqueles que fornecem evidências e/ou recomendações dentro 

do processo. A incerteza pode existir devido a perspectivas conflitantes e conhecimentos 

relativos de uma série de colaboradores, por exemplo, pacientes especialistas, representantes da 

indústria e devido aos interesses que certos indivíduos têm no resultado do processo de tomada 

de decisão (BROWN; CALNAN, 2013; CALNAN; HASHEM; BROWN, 2017). 

Alguns autores, como Jens Zinn, abordam como várias estratégias diferentes são 

usadas nas tomadas de decisões visando superar as incertezas, incluindo estratégias racionais 

(calculativas e probabilísticas) e não racionais (crença, esperança, fé e evasão) (ZINN, 2008). 

Pelo menos dois processos socialmente construídos podem ser aplicados para lidar com camadas 

de incertezas na ATS: confiança no sistema de conhecimento científico por meio da utilização de 

abordagem de para modelar a maximização da saúde; e a confiança nos valores sociais e 

profissionais julgando a confiabilidade das intenções, da integridade e das competências dos 

indivíduos envolvidos no processo da ATS (CALNAN; HASHEM; BROWN, 2017). Para 

alguns autores, a base normativa para a tomada de decisões em muitas agências de ATS serve, 

em muitos casos, somente como uma função útil para auxiliar os decisores a responderem de 

forma pragmática a circunstâncias eticamente e politicamente complexas ou incertas 

(CALNAN, 2021; CALNAN; HASHEM; BROWN, 2017).  

A nível internacional, um crescente corpo de literatura vem estudando a influência 

desses elementos na ATS, encontrando cada vez mais um escopo maior de inconsistências no 

uso de evidências científicas e elementos informais ou “contextuais” em determinadas decisões 

de saúde (CALNAN, 2021). Assim, os resultados das tomadas das decisões em muitas agências 

podem ser vistos, não raro, como “pragmáticos” ou “racionalmente limitados”, devido às 

limitações não claras nessas séries de processos e papéis dos atores dentro das agências de ATS 

(BROWN; CALNAN, 2013). 
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3 PROBLEMA DE INVESTIGAÇÃO 

 

Agências de ATS em todo o mundo continuam a evoluir em seus processos de trabalho 

para uma tomada de decisão mais bem informada. No entanto, pesquisas recentes têm 

demostrado que, nos últimos anos, sinais explícitos de que as tomadas de decisões sob 

influência dominante dos critérios baseados em custo-efetividade para alocação de recursos, 

descritos como centrais nos marcos regulatórios normativos das agência de ATS, não 

conseguiria responder como única proposta metodológica para a tomada de decisão racional 

(ANGELIS; KANAVOS, 2017; CHARLTON et al., 2017; MASON; DRUMMOND, 2009). 

Resultados da literatura sugerem que os potenciais ganhos de saúde fornecidos pelo QALY para 

a maximização da saúde, parecem ser insuficientes como indicativo do valor da tecnologia, sob 

diferentes pontos de vista individuais e do sistema de saúde (ALEXANDRA; VELOSO, 2009). 

Assim, novos marcos de valor regulatórios estão sendo criados e utilizados nas tomadas de 

decisões nos sistemas de saúde (JOMMI, 2018). A experiência internacional destaca essas 

novas experiências  que são refletidas por meio dos acordos de partilha de risco (APR), na busca 

da responsabilidade em relação aos benefícios e custos do medicamento nos sistemas de saúde 

(HAUEGEN, 2015), o estabelecimento de fundos de saúde em países desenvolvidos para 

alocação de recursos de medicamentos “inovadores”, frequentemente considerados com dados 

imaturos e sem critérios de custo-efetividade (COHEN, 2017; STAFINSKI et al., 2022), e a 

criação de programas de acesso acelerado colaborativo para a entrada antecipada de novos 

medicamentos nos sistemas de saúde em áreas prioritárias (VOLLMER et al., 2019). 

Assim, ao abordar tais decisões políticas de prioridades em saúde, os gestores podem 

ser guiados por uma série de fundamentos sobrepostos e com implicações distintas para atender 

às condições de legitimidade da tomada de decisão visando promover maior inclusividade e 

transparência (CHARLTON; WEALE, 2021). Isso implica que algumas intervenções com 

benefícios sociais positivos, conforme informado pelas preferências dos indivíduos e pelo 

contexto, podem ter prioridade para o uso no sistema de saúde (VALLEJO-TORRES et al., 

2016). Em particular, isso ocorre devido aos cuidados de saúde ser um setor sensível e fonte de 

discussão ética e moral (BRASIL, 2009). Nesse contexto, muitos colaboradores argumentam 

que os julgamentos de valor e as incertezas dessas decisões não devem ser negados, mas sim 

tornados transparentes e bem informados para justificar a tomada de decisão como legítima a 

todas as partes interessadas (RAWLINS; CULYER, 2004; TIMMINS; APPLEBY; RAWLINS, 

2016).  
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A falta de orientação sobre como lidar com esses valores e incertezas na tomada de 

decisão tem representado uma lacuna de conhecimento em muitas agências e tem apontado para 

outra questão: onde e como surgem os juízos de valor nas tomadas de decisões da ATS. 

Antecipar e reconhecer os julgamentos de valor e as incertezas é uma pré-condição para 

gerenciá-los e o impacto na decisão, isto é, a disposição de uma agência ATS de aceitar um 

nível de risco mais elevado e decidir com base em evidências incertas é uma consideração 

fundamental a todas as partes interessadas, particularmente o público, os profissionais de saúde, 

os fabricantes da tecnologia e os formuladores de políticas (TROWMAN; POWERS; 

OLLENDORF, 2021).  

Nesse sentido, esse conhecimento entre as evidências normativas ou tecnicamente 

mensuráveis que interagem de maneiras complexas com a evidência empírica dos julgamentos 

na tomada de decisão, é pouco explorado e não uniforme, ou seja, diferentes “valores” e 

“incertezas” estão sendo incorporados implicitamente ou mesmo negligenciados pelos atores 

nas tomadas de decisões em uma ATS (CALNAN; HASHEM; BROWN, 2017; DE FOLTER 

et al., 2018; CHARLTON, 2019). Sem a consciência desses elementos, pode-se refletir a crença 

de que é possível tomar uma decisão baseada em questões unicamente positivistas no campo da 

ATS, de modo transparente, sem o papel dos juízos de valor e sem incertezas. Essa temática 

precisa ser pensada em sua complexidade, pois provoca resultados na ação e na qualidade do 

acesso a tecnologias e serviços à população, além de comprometer a legitimidade das agências 

ao longo dos anos.  

Atualmente, no Brasil, faltam pesquisas para identificar e descrever quais os elementos 

de valores e incertezas que a Conitec vem enfrentando e reconhecendo como importantes no 

cenário de avaliação de medicamentos de alto preço e como os atores lidam subjacentes a essas 

decisões. A pesquisa de instituições-chave, como a Conitec, é importante para, especialmente, 

aprimorar novas ferramentas de trabalho, visando priorização de novos processos e modelos 

explícitos de forma sistemática, técnica e transparente. Fortemente, essa visão e apoio às 

decisões em saúde tomadas leva a uma forma oportuna para desenvolver estruturas 

organizacionais e serviços que atendam às necessidades de saúde do país, que reduzam as 

desigualdades e conservem recursos, levando a melhores condições de saúde e a um 

desenvolvimento sustentável, além de gerar confiança do público nas decisões tomadas pela 

Conitec. 
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4 OBJETIVO GERAL 

 

O objetivo consiste em analisar a Conitec compreendendo os valores e as incertezas 

que existem, são percebidas e manejadas no processo de avaliação para incorporação de 

medicamentos de alto preço no sistema de saúde brasileiro. 

 

4.1 OBJETIVOS ESPECÍFICOS 

 

a) Analisar as políticas farmacêuticas adotadas no Brasil e na Inglaterra, 

identificando medidas e mecanismos de acesso e sustentabilidade dos sistemas de 

saúde relacionadas aos medicamentos de alto preço; 

b) Identificar e comparar os critérios consensualizados internacionalmente e 

utilizados pelas agências Conitec e Nice nos pareceres de avaliações de 

medicamentos de alto preço para doenças raras; 

c) Formular um modelo conceitual dos fatores de influência que modularam as 

recomendações de medicamentos na Conitec para o SUS de 2011 a 2021; 

d) Identificar os fatores intervenientes de operacionalização da Conitec nas tomadas 

de decisões para incorporação de medicamentos para doenças raras no SUS. 

 

  



37 

 

5 PERCURSSO METODOLÓGICO 

 

Este trabalho foi formulado a partir de um modelo longitudinal e prospectivo em que 

foi utilizada a abordagem de métodos mistos. Creswell e Plano Clark (2011) definem métodos 

mistos como um procedimento para coletar, analisar e combinar técnicas quantitativas e 

qualitativas no mesmo projeto de estudo. Uma questão chave que justifica a abordagem 

multimétodo é que as interações entre essas metodologias oferecem melhores oportunidades 

analíticas de compreensão do fenômeno estudado (PARANHOS, 2016). Detalhadamente, a 

estrutura de cada etapa do trabalho contou com as seções:  

 

I. A primeira etapa envolveu uma revisão narrativa da literatura, comparando as 

políticas farmacêuticas nacionais e internacionais entre o Brasil e a Inglaterra. Na 

primeira parte do trabalho foram propostas duas dimensões de análise: uma delas 

busca a síntese do estado do conhecimento (estado da arte), propondo compreender 

o sentido e a finalidade das políticas concebidas e executadas pelo Estado, 

possibilitando o compartilhamento de experiências adotadas em distintos países; a 

outra propõe apontar lacunas do conhecimento que precisam ser preenchidas para 

melhoria da gestão, a fim de propor reformas baseadas em evidências nos sistemas 

de saúde. Com isso, tem-se a finalidade de construir bases conceituais que auxiliem 

na adoção de políticas públicas ou reformas em contextos econômicos/sociais 

diferentes; 

 

II. Em um segundo momento foi proposto um estudo de caso comparativo a partir de 

uma matriz de análise padronizada da rede Europeia de ATS. A análise se concentra 

especificamente na comparação dos produtos, ou seja, nos relatórios de 

incorporação de medicamentos de alto preço para doenças raras produzidos pela 

Conitec no Brasil e pelo NICE na Inglaterra, destacando quais os elementos 

técnicos decisórios que justificaram a incorporação desses medicamentos nos dois 

sistemas de saúde universais; 

 

III. A terceira etapa envolveu a estruturação de um modelo conceitual, por meio de 

revisão da literatura, caracterizando e reconhecendo os fatores substancialmente 

influentes que modularam as recomendações de medicamentos realizados de 2011 
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a 2021 pela Conitec. Esses elementos, frequentemente encontrados em suas 

recomendações, requerem melhor reconhecimento como forma de contribuição 

oportuna no momento para validação das normas de trabalho da Comissão. 

 

IV. Por fim a quarta e última etapa envolveu um estudo de análise qualitativa, o qual se 

concentrou na análise das gravações das reuniões do plenário da Conitec e na 

análise documental, envolvendo medicamentos de alto preço na área de doenças 

raras. O intuito foi a compreensão e interpretação dos sentidos que os sujeitos 

elaboram em seus discursos e a combinação de tais sentidos face às incertezas e 

valores que foram reconhecidas e manejadas nos processos de tomada de decisão 

da Comissão. 
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Abstract: Although the National Health Service (NHS) and the Unified Health System (SUS) are 

systems with similar universal principles, they can show different political measure patterns in the 

pharmaceutical field. This paper aimed to provide a comparative analysis of pharmaceutical policies 

highlighting strategies to guarantee access and sustainability to High-Price Medicines (HPMs) in 

Brazil and England. We performed an integrative literature review in electronic databases, 

supplemented by grey literature searched on governmental platforms (laws, decrees, ordinances, 

and resolutions). A total of Forty-seven articles and seven policies were selected and categorized 

for analysis. The results showed that both countries apply distinct policies to ensure access to HPMs, 

among them, policies to define price and reimbursement and actions to regulate the use inside the 

system. Also, these countries apply distinct policies to their sustainability as local partnerships for 

product development in Brazil and confidential managed agreements with multinational industries 

in the England. In conclusion, despite similarities in principles, these countries have been proposing 

and applying distinct pharmaceutical policies to maintain access and ensure the sustainability of 

their health systems. 

 

Keywords: Health policy. Technology. High-Cost. Public health. 
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6 CAPÍTULO I: STATUS QUO: POLÍTICAS FARMACÊUTICAS PARA ACESSO 

A MEDICAMENTOS DE ALTO PREÇO: UMA ANÁLISE COMPARATIVA 

ENTRE INGLATERRA E BRASIL. 

 

Resumo: Introdução: o Brasil e a Inglaterra são países com mesma tipologia de sistema de 

saúde. No entanto, em relação às políticas podem diferir na promoção do acesso aos 

medicamentos considerados de alto preço (MAP). O objetivo do estudo é fornecer uma análise 

comparativa relacionada às políticas, destacando estratégias governamentais e as repercussões 

na garantia do acesso aos MAP. Métodos: foi realizada uma revisão crítica da literatura nas 

bases de dados (Embase, Pubmed, Lilacs, Scopus, Web of Science e SciELO) compreendendo 

o período de 2009-2019, complementada por uma revisão estruturada das respectivas políticas 

do Brasil e Inglaterra, com base nas plataformas governamentais (leis e diretrizes). As 

publicações consideradas elegíveis descreviam as estratégias governamentais aplicadas nos 

países e os efeitos e repercussões dessas políticas discutidas na literatura. De acordo com a 

Organização Mundial da Saúde (OMS), as intervenções políticas foram categorizadas em pré, 

peri e pós-registro. Resultados: o total de 7 leis e diretrizes e 47 artigos foram selecionados 

para revisão. No Brasil e na Inglaterra, os MAP (entre eles para doenças autoimunes, doenças 

raras e oncologia) estavam limitados a serviços especializados. Os governos influenciam o 

acesso a esses medicamentos por meio de políticas de intervenção direta e indireta no mercado. 

Políticas de pré-registro dos medicamentos (como atividades de monitoramento do horizonte 

tecnológico), peri-registro (como referência externa de preços, limitação do lucro das indústrias 

e taxa de retorno e Avaliação de Tecnologias em Saúde) e pós- registro (critérios de uso e 

registros de acompanhamento, programas para grupos específicos (como oncologia), licença 

compulsória e parcerias para o desenvolvimento produtivo (PDP), bem como acesso acelerado 

colaborativo) estão entre as principais medidas políticas adotadas pelos países para a 

sustentabilidade dos sistemas de saúde e para garantir o acesso a esses medicamentos. No 

entanto, até então os países propõem distintas medidas políticas e frequentemente encontram 

consequências indesejadas e efeitos colaterais imprevistos das medidas aplicadas. Conclusão: 

políticas distintas de garantia do acesso aos MAP são propostas e aplicadas pelos países, apesar 

da mesma tipologia de sistema de saúde. Há a necessidade de reforma regulatória de iniciativa 

global, visando reduzir os preços dos medicamentos e salvaguardar o acesso equitativo a 

medicamentos inovadores.  

 

Palavras-chave: Acesso a medicamentos. Medicamentos de alto preço. Medicina altamente 

especializada. Políticas de saúde. 
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6.1 INTRODUÇÃO 

 

Melhorar o acesso a medicamentos é um componente essencial de qualquer política 

em serviços de saúde e uma das principais prioridades dos governos, exigindo estratégias 

nacionais abrangentes (HALABI, 2018). Segundo a Organização para Cooperação e 

Desenvolvimento Econômico (OCDE), nos países de baixa e média renda os medicamentos 

representam de 20% a 60% dos gastos em saúde, em comparação com 18% nos países de alta 

renda (WHO, 2015). O aumento do orçamento alocado aos medicamentos está associado a 

vários determinantes, como o crescimento da demanda por assistência médica devido ao 

envelhecimento demográfico da população, a prevalência de doenças crônicas, os novos 

medicamentos patenteados e o número de tecnologias disponíveis com preços cada vez mais 

elevados (DIELEMAN et al., 2017). 

O resumo mais abrangente no National Heath Service (NHS), sistema de saúde público 

da Inglaterra, demostra que os gastos com medicamentos aumentaram de £13,0 bilhões, em 

2010/11, para £17,4 bilhões, em 2016/17 - um crescimento médio de 5% por ano e um total de 

32,1% nesse período. Consequentemente, a parcela dos gastos com medicamentos relacionados 

aos cuidados hospitalares cresceu de 32,1% para 47,6% (EWBANK, 2018). No Brasil, os gastos 

com medicamentos também têm aumentado e, entre 2010 e 2016, o impacto financeiro 

aumentou de 4,9 bilhões para 6,6 bilhões de reais em medicamentos do componente 

especializado da assistência farmacêutica (CEAF), excluindo os gastos com medicamentos 

oncológicos (VIEIRA, 2018). No setor oncológico, de 2008 a 2020, de todos procedimentos 

clínicos ofertados pelo SUS, aqueles relacionados à oncologia também tiveram um aumento 

significativo de gastos, passando de 15% para 17%, em relação ao gasto total com saúde 

(GOMES et al., 2021). 

Diferentes padrões de acesso aos MAP entre países estão inter-relacionados, como em 

nível de sistema de saúde, regional/hospitalar e a nível individual ou do paciente (WAHLSTER 

et al., 2015). E, embora estudos comparativos sobre políticas farmacêuticas tenham sido 

realizados entre países Europeus, há uma escassez na literatura de análises entre países de renda 

média e baixa versus países de alta renda, como Brasil e Inglaterra, respectivamente. Embora o 

NHS e SUS sejam sistemas de saúde com princípios universais semelhantes, a análise de suas 

diferenças e semelhanças é importante para se entender o processo de definição de políticas em 

diferentes países, visando o enfrentamento dos desafios para manter sistemas universais 

sustentáveis. Como semelhança, pode-se destacar que ambos os sistemas enfrentam desafios 
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em termos de financiamento. No entanto, embora o sistema inglês não tenha sofrido mudanças 

estruturais em seu financiamento fiscal, a incorporação de preceitos baseados na concorrência, 

originários do mercado, resultou em mudanças nos níveis ambulatorial e hospitalar 

(FERREIRA; MENDES, 2018). No caso brasileiro, o SUS enfrentou mudanças sistemáticas 

nos marcos legais, com consequente redução de seu financiamento e, consequentemente, na 

provisão de serviços de saúde (DE SOUZA et al., 2019). Além disso, o sistema de saúde Inglês 

está entre os melhores sistemas de saúde universais do mundo no quesito acesso (FULLMAN 

et al., 2018). Isso, portanto, apoia a necessidade de estudos comparativos que avaliem seus 

setores e políticas. 

Desse modo, o objetivo é fornecer uma análise comparativa das políticas relacionadas 

ao Brasil e Inglaterra, com base em uma revisão crítica da literatura associada à análise 

documental, destacando mecanismos, ações ou estratégias governamentais para garantir o 

acesso equitativo aos MAP. Especificadamente, os objetivos foram: (i) comparar medidas 

políticas aplicáveis ao acesso e à garantia de sustentabilidade do sistema de saúde; e (ii) propor 

revisão de processos e/ou políticas aos tomadores de decisão que planejam reformas nos 

sistemas de saúde. 

 

6.2 METODOLOGIA 

 

6.2.1 Definição de acesso 

 

O acesso é um conceito importante na pesquisa em políticas e serviços de saúde. No 

entanto, o conceito tem sido ambíguo e utilizado de várias maneiras por pesquisadores e 

formuladores de políticas. O conceito apresentado neste estudo, refere-se a uma medida ampla 

que resume um conjunto de políticas interconectadas entre o paciente e o sistema de saúde. 

Com base na estrutura escolhida, esta revisão inclui fatores e resultados que podem afetar a 

disponibilidade ou acessibilidade de medicamentos no sistema de saúde (PENCHANSKY; 

THOMAS, 1981).  

 

6.2.2 Definição de medicamentos de alto preço  

 

Devido à sua natureza, a decisão inicial de prescrever MAP em ambos os países é 

frequentemente tomada no atendimento secundário ou terciário, geralmente em serviços 
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especializados (BAINES, 2018; ROVER et al., 2016). Na Inglaterra, os MAP são 

frequentemente definidos por média ou unidade, referidos no caso em que o preço do 

medicamento resulta em uma razão de custo-efetividade incremental alta (RCEI, ou ICER – 

incremental cost-effectiveness ratio) por ano de vida ajustado pela qualidade (QALY) ou um 

alto volume de prescrição no sistema de saúde. O custo mais alto por QALY está associado a 

valores acima de £ 20000 a £ 30000 e, para medicamentos em patologias com um prognóstico 

particularmente ruim (final da vida), um ICER mais alto é definido até £ 50000 por QALY. 

Recentemente, também um novo limite de £ 100000/QALY foi definido para o caso de 

medicamentos para doenças raras (BAINES, 2018; VOGLER; ZIMMERMANN; BABAR, 

2017). 

No Brasil, os MAP são definidos como novos medicamentos com alto impacto 

econômico em valor unitário ou aqueles que, em caso de doença crônica, estão associados a 

alto custo a longo prazo. Entre esses medicamentos estão aqueles alocados no CEAF, que são 

financiados pelo governo federal (BRANDÃO et al., 2011). Além disso, geralmente, esses 

medicamentos também estão disponíveis ou são prescritos em cuidados terciários de alta 

complexidade, como em centros de oncologia ou centros especializados de doenças raras, em 

que seu financiamento, da mesma forma, é de responsabilidade da esfera federal (AQUINO; 

NOVARETTI, 2015; PAHO, 2010; ROVER et al., 2016). 

 

6.2.3 Fontes de informação e estratégias de pesquisa 

 

Uma revisão de integrativa da literatura, associada à análise das políticas, foi realizada 

com a finalidade de mapear as principais políticas e publicações envolvidas para garantir o 

acesso aos MAP e sustentabilidade ao sistema de saúde no Brasil e na Inglaterra. As bases de 

dados incluídas foram Embase, Pubmed, Lilacs, Scopus, Web of Science e SciELO. Usando as 

palavras-chave selecionadas em inglês, português ou espanhol (Quadro 1), foram selecionadas 

publicações compreendidas entre 1 de janeiro de 2009 e 31 de dezembro de 2019. Esta pesquisa 

foi complementada com documentos das citações das referências (citação snowballing). As 

plataformas governamentais foram consultadas para obter documentos (publicações 

governamentais, leis ou diretrizes) que refletissem o trabalho escolhido na primeira parte, 

buscando confirmar e esclarecer a política envolvida na análise.  

Inicialmente, os artigos recuperados foram selecionados por título e resumo. Os 

estudos foram avaliados com base nos critérios de inclusão e exclusão (Quadro 2), ou seja, com 
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base na apresentação ou não de informações referentes aos critérios usados pelos países para 

acessar os MAP, tais como: variáveis organizacionais de utilização, estratégias de cobertura, 

autorização, precificação e impactos do acesso dos MAP no respectivo país.  

 

Quadro 1 - Estratégia e sintaxe de pesquisa por banco de dados 

Base de dados e palavras-chave 

Embase: ('health care policy':ti,ab,kw OR policy:ti,ab,kw) AND england:ti,ab,kw OR brazil:ti,ab,kw) AND 

medicine:ti,ab,kw OR drugs:ti,ab,kw OR pharmaceuticals:ti,ab,kw) AND access:ti,ab,kw OR 

accessibility:ti,ab,kw) AND reimbursement:ti,ab,kw AND pricing:ti,ab,kw AND funding:ti,ab,kw AND 

[2009-2019]/py 

Medline: ("High cost” medicine*/drug*) OR ("High price” medicine*/drug*) OR ("High priced” 

medicine*/drug*) OR (Expensive medicine*/drug*) AND ("England"[Mesh]) OR ("Brazil"[Mesh]) AND 

(Policy*[Mesh]) OR (Health Policy*) 

Scopus: ("High cost" medicine*/drug*) OR ("High price" medicine*/drug*) OR ("High priced" 

medicine*/drug*) OR (Expensive medicine*/drug*) AND ("England") OR ("Brazil") AND ("Policy*") OR 

("Health Policy*") 

Lilacs: Policy OR Health Policy OR Política de saúde OR Políticas de saúde OR Política nacional de saúde 

OR Políticas nacionais de saúde OR Politica de salud OR Politicas de salud OR Politica nacional de salud OR 

Políticas nacionales de salud AND medicamento* OR medicine* AND custo OR preço OR precio OR costo 

OR precio AND Brazil OR Brasil OR England OR Inglaterra 

Web of science: ( "High cost" medicine*/drug*) OR ("High price" medicine*/drug*) OR ("High priced" 

medicine*/drug*) AND ("England") OR ("Brazil") AND ("Policy*") OR ("Health Policy*" ) 

Scielo: Policy OR Health Policy OR Política de saúde OR Políticas de saúde OR Política nacional de saúde 

OR Políticas nacionais de saúde OR Politica de salud OR Politicas de salud OR Politica nacional de salud OR 

Políticas nacionales de salud AND medicamento* OR medicine* AND custo OR preço OR precio OR costo 

OR precio 

Fonte: elaborado pelo autor (2022). 

 

Quadro 2 - Critérios de inclusão e exclusão de estudos 

N. Grupos Critério de inclusão 

1. Ano de publicação 2009 – 2019 

2. Países Brasil e Inglaterra 

4. Tipo de publicação Artigos originais, revisões, comentários e opiniões 

5. Linguagem Inglês, Português e Espanhol 

N. - Critério de exclusão 

1.  

Não descrever nenhuma legislação, regulamentação, política específica de saúde 

ou mecanismo relacionado a medicamentos de alto preço nos países Brasil e 

Inglaterra 

Fonte: elaborado pelo autor (2022). 
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6.2.4 Seleção de estudos, extração e análise de dados 

 

Uma estrutura da OMS para localizar e examinar intervenções políticas, considerando 

o ciclo de vida dos medicamentos, foi utilizada para extração de dados dos estudos. O modelo 

divide as intervenções em políticas de acordo com o ciclo de vida do medicamento em pré-

registro, peri-registro e pós-registro (OMS, 2015). As principais atividades políticas de pré-

registro que o modelo inclui são o monitoramento do horizonte tecnológico e planejamento do 

orçamento; como atividades peri-registro, entre elas consta a avaliação do papel e valor de 

novos medicamentos por meio de metodologias de ATS, bem como a implementação dos 

acordos de compartilhamento de risco. Por fim, atividades pós-registro, incluem a avaliação da 

eficácia e segurança de novos medicamentos na prática clínica de rotina por meio de registros, 

bem como a prescrição de acordo com as diretrizes do sistema de saúde.  

Cada pesquisador comparou e extraiu dados e discutiu quaisquer discrepâncias com 

outros pesquisadores quando necessário. As informações extraídas incluíram nome do autor e 

ano da publicação, período, periódico, objetivos, métodos, resultados encontrados. Os dados 

foram resumidos por meio de síntese narrativa, explicando, avaliando e comparando políticas e 

seus resultados relatados de acordo com a categorização de cada política aplicada nesses países 

(Quadro 3 e Figura 5). 

 

Quadro 3 - Categorias de análises a partir dos resultados 

Categorias Subcategorias 

Pré-registro Atividades de monitoramento do horizonte tecnológico 

Peri-registro 

Autorização de mercado 

Regulamentação de preços 

Políticas de reembolso (ATS) 

Análises farmacoeconômicas 

Preço baseado em Valor 

Análise de Decisão de Múltiplos Critérios 

Contratos de entrada gerenciada 

Pós-registro 

Políticas para medicamentos para doenças raras 

Políticas para medicamentos oncológicos 

Política de licenciamento e desenvolvimento produtivo local 

Acesso Acelerado Colaborativo 

Fonte: elaborado pelo autor (2022). 
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Figura 5 - Medidas políticas que podem ser aplicadas durante o ciclo de vida de 

medicamentos de alto preço 

 
Fonte: OMS, 2015. 

 

6.3 RESULTADOS 

 

6.3.1  Pesquisa por resultados e estudos incluídos 

 

As pesquisas em todos os bancos de dados identificaram 3288 artigos. Após foi 

realizada a exclusão por duplicata e por título e resumo por não contemplarem a relevância do 

tema ou por não contemplarem os países específicos. Associada com a busca nas bases de 

dados, uma análise documental foi realizada em sites brasileiros e ingleses, incluindo 7 

documentos (leis ou diretrizes) vigentes nos países. Um total de 54 artigos e documentos (leis 

ou diretrizes) foram selecionados na presente revisão. Uma representação esquemática da 

estratégia de busca foi incluída na Figura 6. Os temas foram considerados no contexto das 

intervenções políticas adotadas pela OMS e, portanto, uma visão geral desses mecanismos é 

detalhada no Quadro 4. A divisão organizacional regulatória dos países é apresentada no 

Quadro 5. 
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Figura 6 - Fluxograma referente às etapas da seleção dos estudos na revisão integrativa 

 
Fonte: elaborada pelo autor (2022). 

 

Quadro 4 - Políticas instituídas ou em implementação identificadas na literatura existente no 

Brasil e na Inglaterra (2009-2019). 

Política Definição Brasil Inglaterra 

Referência de 

preços externa 

Prática de usar o (s) preço (s) de um medicamento em vários 

países, a fim de obter uma referência para fins de definir ou 

negociar o preço de um medicamento em um determinado país. 

Sim Não 

Limitação de 

lucro 

Regulamentação da taxa de retorno para empresas e um limite 

geral de gastos com medicamentos de marca durante a vigência 

do contrato. 

Não Sim 

Avaliação de 

Tecnologias em 

Saúde 

Portagem utilizada para avaliar o uso de novos medicamentos, a 

fim de considerar a segurança, eficácia, efetividade, variáveis 

organizacionais, implicações econômicas, bem como as 

consequências sociais e os aspectos legais e éticos. 

Sim Sim 

Análise de 

Decisão de 

Múltiplos 

Critérios 

Extensão da teoria da decisão que suporta tomadores de decisão 

que têm vários objetivos (possivelmente conflitantes), 

decompondo-os em critérios-chave. A ADMC não substitui o 

julgamento, mas identifica, coleta e estrutura as informações 

exigidas por aqueles que fazem julgamentos para apoiar o 

processo deliberativo. 

Não Não 

Limiar 

econômico da 

saúde 

Uma ferramenta para definir o limite entre custos e benefícios. 

A análise mais frequente é o custo-utilidade ou custo-

efetividade, definindo um ICER por QALY ou desfecho natural, 

respectivamente. 

Não Sim 
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Monitoramento 

do horizonte 

tecnológico 

Realização de atividades em todas as etapas do ciclo de 

medicamentos para identificação de novas tecnologias 

emergentes de saúde com uso potencial para prever possíveis 

impactos no sistema de saúde. 

Sim Sim 

Preço baseado 

em valor 

Processo pelo qual a precificação do medicamento é regulada de 

acordo com seu agregado de valor terapêutico, dependendo 

fortemente do contexto do país (população, resultados, preços, 

renda e nível de regulamentação), bem como das necessidades 

econômicas e culturais de tal país. 

Não Sim 

Pagamento por 

performance 

Os prestadores de serviço são os responsáveis por resultado em 

saúde - sendo estabelecido um limite que indica se um 

tratamento foi bem-sucedido ou não, para então receber a 

remuneração. 

Não Sim 

Contratos de 

entrada 

gerenciada 

Contrato de financiamento e / ou compartilhamento de risco 

entre governo e fabricantes para gerenciar a entrada no sistema 

de saúde com possível diminuição do alto impacto orçamentário 

(descontos de preço ou dose gratuitas) e incerteza da eficácia 

(compartilhamento de risco com base em desfechos). 

Não Sim 

Acesso 

acelerado ou 

acelerado 

Uma articulação intersetorial (indústria, setor público, 

academia, pacientes) com o objetivo de identificar prioridades-

chave e desenvolver uma estrutura sustentável para a adoção de 

inovações, simplificando o processo de desenvolvimento e 

aprovação, preços, avaliação e regulamentação comercial 

Não Sim 

Política de 

desenvolvimento 

produtivo 

Transferência de propriedade intelectual formalizada durante 

anos específicos para desenvolver o medicamento em indústrias 

públicas sem reivindicação de ordem patentária. 

Sim Não 

Fonte: elaborado pelo autor (2022). 

 

Quadro 5 - Divisões administrativas e órgãos regulatórios do Brasil e da Inglaterra 

País Tipologia de Sistema Entrada no mercado Precificação ATS 

Inglaterra Universal EMA/MRHA PPRS NICE 

Brasil Universal ANVISA CMED CONITEC 

Legenda: EMA = Agência Europeia de Medicamentos; MRHA = Agência Reguladora de Medicamentos e 

Produtos de Saúde; ANVISA = Agência Nacional de Vigilância Sanitária; PPRS = Esquema de Regulação de 

Preços Farmacêuticos; Conitec = Comissão Nacional de Incorporação de Tecnologias em Saúde no SUS; e NICE 

= National Institute for Health Care. 

Fonte: elaborado pelo autor (2022). 
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6.3.2 Tipologia do sistema de saúde  

 

A partir do Departamento de Saúde, na Inglaterra, e do Ministério da Saúde, no Brasil, 

órgãos centrais responsáveis pela definição das políticas de saúde em cada um desses países, 

ocorrem as estratégias para um serviço prestado por meio de um sistema público universal 

formulado com base na reordenação de uma rede de serviços a nível nacional. Nesses países, 

as constituições garantem o direito à saúde e, por meio da carga tributária progressiva geral, 

também garantem um serviço com coordenação de cuidados primários e especializados 

abrangentes, baseado nas necessidades clínicas e não na capacidade de pagamento (BRASIL, 

1988; ENGLAND, 2015). No entanto, ambos os países possuem a prestação do cuidado à saúde 

dividido entre uma mistura de iniciativa pública e privada (DUNCAN et al., 2015). 

A iniciativa universal à saúde na Inglaterra remonta a 1948 e, após 70 anos de 

construção, com muitas reformas e rearranjos, alguns órgãos foram criados e desempenham 

atualmente um papel central no sistema de saúde da Inglaterra. Representado como um órgão 

não departamental executivo, projetado pelo decreto Health and Social Care Act 2012, o NHS 

England foi desenhado para possuir uma ampla gama de funções estatutárias, tais como: a 

supervisão do orçamento, o planejamento, a entrega e a compra de serviços pelos Grupos de 

Comissionamento Clínico (CCGs) na Inglaterra, entre outras funções (FERRY; MURPHY; 

GLENNON, 2018). Especificadamente, os CCGs são grupos estatutários do NHS liderados 

clinicamente e responsáveis pelo planejamento e comissionamento da assistência à saúde para 

sua área local em serviços, que abrangem a atenção primária e secundária, incluindo 

atendimento de urgência e emergência, hospitais públicos eletivos, serviços de saúde mental, 

entre outros (DUNCAN et al., 2015). Em 2019, existiam 191 CCGs na Inglaterra responsáveis 

por aproximadamente 2/3 do orçamento total do Serviço Nacional de Saúde (SNS) (cerca de £ 

79,9 bilhões em 2019/20) (UNITED KINGDON, 2019).  

Desde a fundação do NHS, em 1948, os clínicos gerais (do inglês general practice 

(GP)) são os pivôs de um sistema de atenção primária que oferece a grande maioria dos 

cuidados de saúde diários, considerados praticantes independentes dentro do sistema estatal. As 

práticas gerais são, de fato, pequenas empresas, mas, ao mesmo tempo, são geralmente 

consideradas como serviços públicos de excelência pelas comunidades locais às quais servem. 

Os GPs não apenas prestam atendimento, mas também são a rota pela qual os pacientes devem 

passar para acessar os cuidados hospitalares. Outro marco importante foi em 2001, com a Lei 

de Saúde e Assistência Social, que impôs a todas as organizações do NHS o envolvimento de 
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pacientes e do público no planejamento de serviços, propondo as mudanças neles e decisões 

que afetam a operação fundamental das iniquidades de saúde da Inglaterra (BARNES; 

COELHO, 2009). 

O Brasil possui um dos maiores sistemas de saúde públicos do mundo. No cenário 

brasileiro, o direito à saúde foi instituído no artigo 198 da Constituição Federal de 1988 e, por 

meio do SUS, continua sendo uma das principais conquistas da redemocratização da sociedade 

brasileira (LIMA; CARVALHO; COELI, 2018). A espelho do NHS, o sistema de saúde 

brasileiro, que celebra mais de 30 anos desde que foi implementado, segue princípios de acesso 

universal, cobertura abrangente, equidade, descentralização e participação social. O modelo 

institucional proposto pressupõe uma articulação estreita, materializada por meio de instâncias 

inter gestoras de representação, negociação e acordos a níveis tripartite, bipartite e regionais. 

Para promover processos de instalação e estruturação das múltiplas redes de atenção à saúde no 

SUS, o sistema possui uma transferência federal direta para a governança das esferas estadual 

e municipal, com o objetivo de promover as ações e serviços abrangentes na atenção primária, 

secundária e terciária (MONTEKIO; MEDINA; AQUINO, 2011). A participação social tem 

desempenhado um papel central definido por lei, realizada por meio dos conselhos e 

conferências de saúde que visam discutir novas tomadas de decisão na área a partir da 

incorporação de diferentes membros representativos e segmentos da sociedade brasileira 

(BARNES; COELHO, 2009). 

 

6.3.3 Políticas pré-registro 

 

6.3.3.1 Atividades de monitoramento do horizonte tecnológico  

 

A Inglaterra tem mais de uma década de experiência em monitoramento de horizonte 

tecnológico e faz parte da EuroScan International Network (Euroscan). O English National 

Horizon Scanning Center (NHSC) fornece aos tomadores de decisão um aviso prévio de dois a 

três anos antes do registro de um produto (medicamento) no serviço de saúde inglês (PACKER; 

FUNG; STEVENS, 2012). Frequentemente, a pesquisa começa de 24 a 36 meses antes da 

autorização de entrada no mercado pela Agência Europeia de Medicamentos (EMA), incluindo 

o fornecimento de dados ao governo local ou aos contribuintes sobre as descobertas dos estudos 

da Fase II e dos estudos em andamento da Fase III, com dados mais completos próximo da 

autorização de comercialização (GODMAN et al., 2018). Uma revisão retrospectiva, realizada 
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com resultados da última década do NHSC, demostrou um valor preditivo positivo em termos 

de acurácia, na identificação e filtragem para novos medicamentos de provável significado para 

serviços de saúde e/ou para os pacientes. No entanto, o estudo também destacou a importância 

de restringir os critérios de filtragem para aumentar a eficiência do NHSC, devido à taxa de 

falso negativo de 60% encontrada (PACKER; FUNG; STEVENS, 2012). 

O Brasil implementou o processo de monitoramento do horizonte tecnológico em 

2008, com a criação da Rede Brasileira de Avaliação de Tecnologias em Saúde (Rebrats) 

(MINISTÉRIO DA SAÚDE, 2018). Atualmente, a atribuição legal das atividades no nível 

federal pertence à Conitec e a abordagem metodológica adotada é a descrita pela EuroScan. 

Gomes et al. (2009) examinaram as principais repercussões geradas pelo monitoramento do 

horizonte tecnológico no Brasil, demostrando que os produtos desenvolvidos (relatórios 

internos/externos) têm objetivos importantes na construção de argumentos de defesa em casos 

de judicialização da saúde. Um dos relatórios internos produzidos no Brasil foi solicitado pela 

Rede de Avaliações de Tecnologias em Saúde para as Américas (RedETSA), demostrando a 

relevância internacional dos produtos produzidos pelo monitoramento do horizonte tecnológico 

no Brasil. O sistema de monitoramento do horizonte tecnológico mostrou-se relevante e possui 

seu papel importante como ferramenta para as tomadas de decisões, visando informar os 

gestores da saúde e prover redução de riscos ao sistema (GOMES et al., 2019). 

 

6.3.4 Políticas peri-registro 

 

6.3.4.1 Autorização de entrada no mercado 

 

A situação atual no Reino Unido é de incertezas. Até a saída do Reino Unido da União 

Europeia (UE), todos os MAP seguiam o processo obrigatório de avaliação central conduzido 

pela EMA, estabelecido pela Diretiva 2001/83 e pelo Regulamento n. 726/2004. Dentro da 

agência europeia o Comitê de Medicamentos para Uso Humano e o Comitê de Medicamentos 

Órfãos são os responsáveis pela avaliação dos MAP. As regras formais são seguidas também 

pela agência local da Inglaterra, que trabalhava concomitantemente em conformidade a 

legislação da União Europeia (UE) em ações de importação, distribuição, venda e suprimento, 

além de rotulagem, publicidade e farmacovigilância dos medicamentos. No entanto, com o 

Brexit, a agência local ficará responsável também pelas autorizações de todos os medicamentos 

de entrada no Reino Unido. No geral, os critérios ainda seriam baseados nos atuais critérios da 



53 

 

UE, sendo que a exclusividade de mercado (monopólio) para MAP começará na data da 

autorização no Reino Unido ou na UE, o que ocorrer primeiro. O governo analisará toda a 

demanda dentro de dois anos após o Brexit, a fim de garantir a competitividade e avaliar a 

complexidade do processo desenvolvido (EUROPA, 2012; 2000).  

No Brasil, criada em 1999 pela Lei n. 9.782, a Agência Nacional de Vigilância 

Sanitária (Anvisa) é a responsável pela aprovação e supervisão da entrada de medicamentos no 

mercado brasileiro (BRASIL, 2001). A agência é administrativa- e financeiramente 

independente e está vinculada ao Ministério da Saúde, que regulamenta o registro de produtos 

no mercado brasileiro e o complexo industrial da saúde. A concessão de patentes para 

medicamentos depende do consentimento prévio da Anvisa, que criou a Coordenação de Defesa 

Intelectual para implementar exames de pedidos de patentes farmacêuticas, levando em 

consideração a avaliação dos requisitos de patenteabilidade. A Anvisa também trabalha em 

coordenação com o Instituto de Patentes (Instituto Nacional de Propriedade Industrial (INPI)), 

sendo papel da Anvisa garantir um exame restrito de critérios de patente para evitar conceder 

patentes secundárias e monopólios impróprios a medicamentos (BABAR, 2017). 

 

6.3.4.2 Precificação 

 

Na Inglaterra, a regulamentação do preço dos medicamentos ocorre por abordagens 

regulatórias versus força de mercado. Em 2014, foi proposto um esquema voluntário de 

precificação e acesso aos medicamentos de marca, sendo o sucessor do Esquema de Regulação 

de Preços Farmacêuticos (PPRS). O acordo voluntário ocorre em cooperação com o Secretário 

de Estado da Saúde, a Associação da Indústria Farmacêutica Britânica e a NHS Inglaterra. A 

maioria das grandes empresas participa do PPRS e dois mecanismos, especialmente, são úteis 

para controlar os gastos: a regulação da taxa de retorno das empresas e um limite geral para os 

gastos do NHS em medicamentos de marca. Se os lucros excederem um percentual acordado 

após as negociações, as empresas deverão reduzir os preços, adiar os aumentos ou reembolsar 

o excesso ao Departamento de Saúde (ABPI, 2018). Paralelamente a esse esquema voluntário, 

existe um esquema estatutário para medicamentos de marca com empresas que não são 

signatárias do esquema voluntário. No lugar da definição do limite, o esquema exigirá que os 

fabricantes paguem uma porcentagem de suas vendas ao NHS - inicialmente fixado em 7,8% 

(VOGLER; ZIMMERMANN; BABAR, 2017; VOGLER; ZIMMERMANN; DE 

JONCHEERE, 2016).  
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Em 2003, o Brasil estabeleceu a Câmara de Regulação do Mercado de Medicamentos 

(CMED), órgão interministerial responsável diretamente pelo controle dos preços dos 

medicamentos, regulando os mesmos por três segmentos de mercado: preço de fábrica, preços 

máximos ao consumidor e preço máximo de venda ao governo. Os medicamentos são avaliados 

para determinar se eles fornecem vantagem terapêutica comprovada sobre os medicamentos 

existentes para a mesma indicação terapêutica. A CMED possui seis categorias diferentes para 

estabelecer os preços. Geralmente, os MAP podem ser classificados na categoria I que indicam 

que um medicamento oferece uma vantagem comprovada em termos de eficácia, preço ou 

diminuição dos efeitos colaterais (BABAR, 2017). Se os medicamentos analisados 

apresentarem alguma vantagem terapêutica, a abordagem utilizada para definição de preço será 

o preço de referência externa (PRE), seguindo o menor preço definido dentre nove países 

(Austrália, Canadá, Espanha, Estados Unidos, França, Grécia, Itália, Nova Zelândia e Portugal). 

Além disso, anualmente o governo aprova uma métrica para aumentar os preços dos 

medicamentos, incluindo a inflação e a concorrência nivelada de cada produto, definindo o 

preço dos medicamentos em cada categoria (BANGALEE; SULEMAN, 2018).  

Recentemente, um estudo de Ferrario e Kanavos (2015), realizado nos Estados-

Membros da União Europeia, sobre MAP (abiraterona, emtricitabina/rilpivirina/tenofovir, 

disoproxil, fingolimode, linagliptina e sofosbuvir), demonstrou que eles são lançados em 

diferentes momentos no tempo, com atrasos de 3 até 5 anos entre os países da União Europeia. 

Esses atrasos no lançamento ocorrem particularmente em países de média e baixa renda ou em 

pequenos mercados (FERRARIO; KANAVOS, 2015). Os resultados do estudo estão alinhados 

com pesquisas anteriores que sugerem que as indústrias farmacêuticas vêm aplicando uma 

estratégia para atrasar o lançamento de medicamentos à luz do uso generalizado da política de 

PRE. Os autores sugerem que se os formuladores de políticas pretendem aplicar a política de 

preços do PRE para fins de contenção de custos, recomenda-se a realização de revisões 

contínuas dos preços ao longo dos anos, visto que essa tem se tornado uma política problemática 

(VOGLER; SCHNEIDER; ZIMMERMANN, 2019). 

 

6.3.4.3 Agências regulatórias e seus processos de trabalho 

 

Na Inglaterra, o NICE foi estabelecido em 1999, como uma instância reguladora do 

acesso aos medicamentos, possuindo diferentes programas de avaliação, dependendo da 

tecnologia avaliada (por exemplo, avaliação simples, múltipla ou de tecnologias altamente 
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especializadas). Atualmente, o NICE possui o trabalho voltado à melhoria dos processos 

visando aumentar o envolvimento das partes interessadas e sua transparência. Cowles et al. 

(2017) demonstram que é difícil determinar se as diferenças nos programas ou metodologias de 

avaliação do NICE têm um impacto significativo na eficiência dos gastos do NHS, mas podem 

levar à alocação ineficiente desses recursos.  

Um estudo comparou as recomendações de ATS da Inglaterra com os outros órgãos 

de ATS da Europa e demonstrou como vários fatores podem influenciar o processo de tomada 

de decisão da ATS e resultar em recomendações conflitantes, mesmo os órgãos compartilhando 

algumas semelhanças, como o foco na eficácia clínica e na relação custo-efetividade (CE). As 

diferenças nas recomendações podem ser consideradas devido a uma abordagem organizacional 

da percepção de risco e ao comparador escolhido. Exemplos de recomendações negativas estão 

vinculados a incertezas relacionadas a fatores como CE, escolha do comparador, benefício 

clínico, segurança, desenho do estudo e prazo de submissão (ALLEN et al., 2017). Chabot e 

Rocchi (2014) revisaram e compararam as recomendações de medicamentos na área oncológica 

da Inglaterra e mostraram uma extensa variação na taxa de recomendações positivas (um 

intervalo de 48%). Os dados de sobrevida não eram obrigatórios para uma recomendação 

positiva e a sobrevida livre de progressão foi considerada aceitável em alguns casos. 

Considerando que a maioria dos medicamentos forneceu um benefício clínico aceitável, o 

critério de CE foi deixado como o critério mais comum para uma recomendação negativa 

(CHABOT; ROCCHI, 2014). 

No Brasil, os princípios e mecanismos operacionais relacionados à avaliação de novas 

tecnologias em saúde se enquadram no âmbito da Conitec. Um estudo realizado por Silva e 

Elias demonstrou uma debilidade do sistema de ATS brasileiro, apresentando uma série de 

fatores como (recursos insuficientes, impacto de decisões judiciais, forte dependência de 

tecnologias estrangeiras e processos e planejamento regionais incipientes de ATS) que tornam 

o cenário complexo (SILVA; ELIAS, 2019). Um exemplo de algumas das disparidades 

existentes no Brasil que resultaram em uma distribuição substancial e desequilibrada de 

recursos, foi demonstrado em um estudo realizado pelo Ministério da Saúde que apontou que 

os gastos per capita em MAP são substancialmente mais altos em comparação com o total per 

capita de gastos com saúde à época (BRANDÃO et al., 2011). Nesse sentido, Kuchenbecker e 

Polanczyk propõem que são necessárias medidas relacionadas à governança que promovessem 

a institucionalização da ATS brasileira contribuindo como uma melhor ferramenta para a 

tomada de decisões no Brasil (KUCHENBECKER; POLANCZYK, 2012).  
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6.3.4.4 Análises farmacoeconômicas e limites econômicos 

 

A avaliação econômica da saúde tem um papel fundamental nas recomendações do 

NICE. O debate sobre o alinhamento dos métodos do NICE com a economia neoclássica tem 

sido proeminente no desenvolvimento contínuo da política de “preço baseado em valor”. A 

inaceitabilidade política de algumas decisões levou a um financiamento especial para 

tecnologias não recomendadas pelo NICE, e isso inclui acordos para a maioria dos MAP, como 

o esquema de compartilhamento de risco de medicamentos para esclerose múltipla, bem como 

acordos especiais para tecnologias ligadas ao fim da vida e medicamentos implementados pelo 

Câncer Drugs Fund (CDF). Desde 2009, os esquemas de acesso a pacientes tornaram possíveis 

reduções de preços, o que permite que os medicamentos atendam aos limites de CE do NICE. 

Como resultado, o NHS negou poucas tecnologias com base no CE nos últimos anos 

(RAFTERY, 2014). No entanto, em uma comparação realizada por Schwarzer et al. (2015), 

entre países de alta, média e baixa renda, as evidências sugerem a existência de um limite 

explícito de CE na Inglaterra - na ordem de £ 20.000 a 30.000 por QALY e na avaliação de 

medicamentos até o final da vida útil um ICER de até £ 50.000 por QALY (SCHWARZER et 

al., 2015).  

No Brasil, existem limiares implícitos identificados que representam o produto interno 

bruto (PIB) per capita inferior a 3 × (US$ 11.000 a 25.000). Somente o Brasil parece usar um 

método baseado no PIB, de acordo com a abordagem da OMS. No entanto, Elias e Araujo 

(2014) demonstram o Brasil como um país sem tradição na produção e uso de estudos 

econômicos para orientar a tomada de decisão no sistema público de saúde. A política de 

ciência, tecnologia e inovação exigiu o fomento de pesquisas aplicadas para incentivar a 

aplicação de métodos que empregam análises econômicas de CE para orientar a incorporação 

de tecnologias no SUS. Embora tenha havido progresso no sistema brasileiro de ATS, ainda há 

espaço para melhorias, especificamente em termos de critérios de priorização e de um processo 

mais explícito e transparente sobre como as análises econômicas lidam com parâmetros de 

incerteza (como no caso de doenças raras) (ELIAS; ARAÚJO, 2014). 

 

6.3.4.5 Preço baseado em valor 

 

Na Inglaterra, a introdução do preço baseado em valor (PBV) foi planejada para o 

início de 2014, definindo que “o preço” que garante que os benefícios esperados para a saúde 
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[de uma nova tecnologia] exceda a saúde prevista para ser deslocada de outras partes do NHS, 

devido ao seu custo adicional. Assim, o preço se baseia na análise da CE e na definição de um 

limite de ICER além do qual um novo medicamento não é financiado ou selecionado na lista 

de medicamentos. No entanto, a PBV se mostrou difícil de implementar, especialmente em 

áreas terapêuticas onde não há tratamento alternativo com doenças debilitantes e com risco de 

vida, como oncologia ou doenças raras, e para essas doenças novas abordagens foram feitas, 

como compartilhamento de risco, o pagamento por desempenho ou preços baseados em 

resultados (VOGLER et al., 2017).  

Um estudo comparativo de Angelis, Lange e Kanavos (2018) examinou a avaliação de 

valor para novos medicamentos em oito países europeus, incluindo a Inglaterra. O estudo 

identificou que todos os países avaliam o mesmo tipo de evidência. No entanto, os critérios e 

resultados específicos utilizados, o nível de evidência exigido (alto ou baixo) e a maneira como 

eles são incorporados varia entre os países. A incorporação de “julgamentos de valor social” 

adicionais além da avaliação clínica e econômica pode ajudar a explicar a heterogeneidade nas 

recomendações nas tomadas de decisões. Procedimentos de avaliação mais abrangentes e 

sistemáticos, caracterizados por maior transparência, em termos de seleção de critérios de 

avaliação, sua importância e intensidade de uso, podem levar a tomadas de decisão mais 

racionais baseadas em evidências, possivelmente melhorando a eficiência na alocação de 

recursos, além de aumentar a confiança do público e justiça (ANGELIS; LANGE; KANAVOS, 

2018). 

Em países como o Brasil, a tendência de avaliar o valor está especialmente ligada à 

esfera federal. A Conitec é o órgão responsável por definir o valor de novos medicamentos, 

bem como a avaliação clínica e econômica para estabelecer limites de CE. Outras abordagens 

projetadas para as agências reguladoras incluem preços de referência internacional, descontos 

por volume central e abatimentos ou incentivos fiscais, que não estão necessariamente 

conectados ao valor para as várias partes interessadas (pacientes versus sistema de saúde). No 

entanto, essas decisões tendem a enfrentar forte impacto na resistência orçamentária e pública, 

e esses limites não foram estabelecidos, principalmente devido à variação socioeconômica. 

Uma nova maneira de definir o valor das novas tecnologias é aumentar a cooperação entre as 

autoridades da América Latina, ou seja, cooperação internacional, conceituando as percepções 

dos principais interessados sobre suas experiências, oportunidades e barreiras à implementação 

de preços baseados em valor (MEJÍA et al., 2018). 
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6.3.4.6 Análise de decisão por múltiplos critérios  

 

O NICE já está usando abordagens de análise de decisão de múltiplos critérios 

(ADMC). O grau de necessidade clínica não atendida (ou seja, carga da doença) é um critério 

formal na tomada de decisões em saúde para doenças raras; e a gravidade, a novidade clínica e 

a conveniência para os pacientes (natureza inovadora da tecnologia), ou benefícios mais amplos 

para a sociedade (isto é, objetivos não relacionados à saúde para o NHS), têm sido 

frequentemente percebidos como considerações importantes de valor para os tomadores de 

decisão, contribuindo para o debate sobre a alocação eficiente de recursos, transparente na 

Inglaterra (ANGELIS; KANAVOS, 2017). 

O Brasil não adotou explicitamente um modelo de ADMC como o NICE, que utiliza 

essa abordagem para algumas doenças. Consequentemente, não foram encontrados estudos com 

resultados relacionados ao Brasil. No entanto, a revisão da literatura considerou um estudo de 

caso conduzido por Campolina et al. (2017), para o erlotinibe utilizado no tratamento de câncer 

de pulmão de células não pequenas. Os autores sugeriram facilitar a aplicação da técnica para 

fornecer clareza sobre quais critérios são relevantes, a importância atribuída a cada um e como 

usar essas informações em uma estrutura para avaliar as alternativas disponíveis. Ao fazer isso, 

mesmo que a conclusão de uma recomendação não seja alterada, o método pode auxiliar no 

aumento da consistência, na transparência e na legitimidade das decisões (CAMPOLINA et al., 

2017). 

 

6.3.4.7 Contratos de entrada gerenciada  

 

Para vários MAP, acordos especiais foram criados como acordos de entrada gerenciada 

(do inglês management agreements (MEA)) ou como esquema de acesso ao paciente (PAS) na 

Inglaterra, realizados entre o fabricante e o pagador público. A Inglaterra possui cerca de 210 

acordos, tais como esquema de resposta baseado no paciente, descontos em medicamentos, 

início de tratamento financiado pelo fabricante e outros. O número de MEAs pode ser 

subestimado, porque muitos contratos, principalmente os financeiros (descontos), não são 

públicos. Ferrario e Kanavos (2015) concluem que a aplicação do MEA é heterogênea em 

alguns países, incluindo a Inglaterra, que utiliza principalmente descontos e doses gratuitas para 

influenciar os preços. As características específicas do sistema de saúde relacionadas à 

governança (o escopo da política do MEA) explicam algumas das variações identificadas entre 
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os países europeus (FERRARIO; KANAVOS, 2015). Na análise realizada por Pauwels et al. 

(2017), os resultados mostraram que a aplicação do MEA difere nos países europeus e em 

diferentes indicações para o mesmo medicamento. Na Inglaterra, são utilizados 

predominantemente descontos e estoques gratuitos. Os acordos com base financeira prevalecem 

nos países europeus devido à sua simplicidade, quando em comparação com os acordos 

baseados no desempenho do medicamento (PAUWELS et al., 2017). No entanto, segundo 

Jarosławski e Toumi (2011), esses esquemas são conduzidos pelo NICE e abordam a incerteza 

em torno dos MAP relacionado ao CE. Conclui-se, portanto, haver a necessidade de um 

processo mais transparente que possa ser necessário para proteger contra um impacto perverso 

dos acordos no preço de referência internacional que utiliza preços de tabela em vez do custo 

real de compra de medicamentos em que o NHS incorre (JAROSLAWSKI; TOUMI, 2011). 

Em abril de 2019, o Ministério da Saúde assinou uma decisão para a incorporação do 

nusinersena no Brasil. O medicamento é a tecnologia mais cara já incorporada pelo SUS e é 

usado para atrofia muscular espinhal. A incorporação foi descrita como um marco na tomada 

de decisões sobre novas tecnologias no SUS, possibilitadas por meio de um acordo de 

compartilhamento de riscos. No entanto, devido à apresentação de duas recomendações com 

decisões divergentes da Conitec (2018/2019), sem adição de novas evidências ou redução de 

preço para justificar a mudança de decisão, bem como os elementos constituintes do acordo de 

compartilhamento de risco, a incorporação trouxe problemas de transparência e 

responsabilização, bem como riscos no processo de institucionalização da ATS, o que resultou 

em não institucionalização dessa modalidade de contrato no momento (CAETANO; 

HAUEGEN; OSORIO-DE-CASTRO, 2019). 

 

6.3.5 Políticas pós-registro 

 

6.3.5.1 Disponibilidade no sistema de saúde (políticas organizacionais) 

 

Na Inglaterra, os serviços secundários de atendimento especializado são críticos para 

acessar os MAP (BAINES, 2018). Os medicamentos fornecidos nos hospitais são acessados e 

comprados com base no pagamento por resultado ou por desempenho - onde é estabelecido um 

limite que indica se um tratamento foi bem-sucedido ou não. Um estudo de Mathes et al. (2019) 

descreve que é incerto se o pagamento por desempenho (P4P) (Inglaterra), em comparação com 

pagamentos baseados em captação sem P4P para hospitais (Brasil), tem impacto nos resultados 
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dos pacientes, na qualidade do atendimento, na equidade ou nos recursos. Entre as iniciativas 

políticas mais importantes implementadas na Inglaterra, como as ações de apoio ligadas aos 

planos do governo, está a introdução do Comissionamento para Qualidade e Inovação 

(CQUIN). O CQUIN é uma das primeiras ações ligadas à racionalização dos MAP usados e 

compras nos hospitais do NHS para definir prioridades e melhorar a relação custo-benefício, 

reduzindo as variações injustificadas dos gastos dos MAP (BAINES, 2018; EWBANK, 2018). 

No Brasil, a Política Nacional Farmacêutica começou a implementar uma forte 

expansão e ordenação do acesso aos MAP. O Ministério da Saúde é responsável, em grande 

parte, por ações de financiamento e garantia de acesso por meio de Autorização para Custos 

com Procedimentos de Alta Complexidade (APAC) diretamente a hospitais ou por distribuição 

centralizada direta pelo Ministério da Saúde (ACURCIO et al., 2009; DA COSTA et al., 2015). 

Segundo Rover et al. (2016), o acesso aos MAP havia melhorado no Brasil. No entanto, alguns 

problemas ainda são conhecidos, como a burocracia que limita o acesso e os requisitos impostos 

nos protocolos que aumentam a demanda por exames e serviços especializados de saúde, o que, 

muitas vezes, excede a capacidade da rede de serviços de saúde. Esses pressupostos geraram, 

muitas vezes, a busca por outros meios de acesso, como a judicialização da saúde (ROVER et 

al., 2016). 

  

6.3.5.2 Políticas para doenças raras 

 

A designação da EMA (Regulamento (CE) n. 141/2000 do Parlamento Europeu e do 

Conselho, de 16 de dezembro de 1999) ajudou a aprovar no mercado novas terapias para 

doenças raras na Europa (EUROPEAN PARLIAMENT, 1999). No entanto, a autorização não 

reflete maior acesso a esses medicamentos apesar de todos implementarem padrões semelhantes 

para a autorização de entrada dessas terapias nos países (BLANKART; STARGARDT; 

SCHREYÖGG, 2011). A falta de acesso ocorre devido ao alto custo da terapia, à falta de 

evidência relacionada à eficácia e à segurança e a variabilidade no valor social atribuído a essas 

terapias. No entanto, no Reino Unido, mais pacientes podem acessar medicamentos para 

doenças raras em tempo relativamente menor em comparação com outros países europeus 

(DETIČEK; LOCATELLI; KOS, 2018). Nas configurações da organização, o CCG é 

responsável por doenças com uma incidência de menos de 400 casos, fornecendo em nível 

regional serviços específicos. Um número muito pequeno de serviços altamente especializados 
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é fornecido em unidades hospitalares em toda a Inglaterra e os medicamentos geralmente são 

dispensados nas farmácias dos hospitais.  

Um estudo realizado por Gammi et al. (2015) identificou seis categorias de 

instrumentos de regulamentação e política para permitir o acesso de pacientes em 35 países, 

tais como: políticas nacionais de medicamentos órfãos, designação de medicamentos órfãos, 

autorização de comercialização, incentivos, exclusividade de marketing e preços e reembolso. 

Preços altos e evidências insuficientes geralmente limitam os medicamentos para doenças raras 

a cumprirem a definição de CE em uma ATS tradicional, pois a maioria dos países utiliza 

diferentes tipos de MEAs para acessar esses medicamentos (GAMMIE; LU; BABAR, 2015). 

No Brasil, a política de Atenção Integral a Doenças Raras no SUS foi introduzida em 

2014 (BRASIL, 2014). O Brasil adotou a definição de doenças raras, como aquelas com 

ocorrências de até 65 em 100.000 pessoas. Na política foram definidos dois eixos principais: 

doenças raras genéticas e não genéticas. O plano anual de ação e aquisição e financiamento de 

medicamentos foram definidos pelo MS. Atualmente, 46 CPTG cobertas pelo SUS oferecem a 

dispensação de cuidados e medicamentos garantida em unidades especializadas (hospitais) ou 

por meio de programas ministeriais, como o CEAF (SCHWARTZ et al., 2014). No entanto, 

alguns tratamentos não são cobertos oficialmente pelo governo brasileiro e pacientes com 

acesso socioeconômico a advogados recebem tratamento após recurso aos tribunais, o que gera 

grandes conflitos éticos sobre o acesso a medicamentos em um contexto de poucos recursos 

(BOY et al., 2011). Desse modo, apesar das dificuldades em estabelecer uma política de saúde 

para cada doença rara, é possível criar modelos racionais para lidar com esse crescente desafio 

sobre o papel da ATS na tomada de decisão para doenças raras no Brasil, com abordagens 

integradas que combinam aspectos de (bio) ética, direito, ciências da saúde e economia 

(SCHWARTZ et al., 2014; SOUZA et al., 2010). 

 

6.3.5.3 Política de medicamentos oncológicos 

 

Entre os países europeus com a menor taxa de reembolso de medicamentos licenciados 

para câncer, a Inglaterra aparece com 38% dos 48 medicamentos licenciados em um estudo 

realizado por Cheema et al. (2012), sendo o argumento mais aceito na causa da rejeição a falta 

de CE. Em 2011, para superar esse preceito e aumentar o acesso a medicamentos inovadores, o 

CDF foi estabelecido como fonte de financiamento para a maioria dos medicamentos que não 

se apresentavam como custo-efetivos. Muitos MEAs foram feitos entre empresas e o NHS a 
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fim de atingir o CE durante a coleta de dados adicionais de eficácia e segurança. Entre março 

de 2000 e outubro de 2017, 783 recomendações foram publicadas e a taxa geral de aprovação 

de todas as tecnologias foi de 81% (513 de 634 recomendações) (DILLON; LANDELLS, 

2018). No entanto, de acordo com Aggarwal et al. (2017), não há indicação de que fundos 

substanciais alocados a esse programa tenham trazido benefícios significativos aos pacientes. 

Em 2016, foi proposta uma reforma clara do CDF, que em breve terá um impacto no acesso e 

nos gastos com MAP (AGGARWAL et al., 2017). Além disso, a Vanguarda do Câncer foi uma 

aliança derivada de um plano a longo prazo publicado em 2019 relacionado à melhoria dos 

resultados e serviços de câncer na Inglaterra nos próximos dez anos, o qual resultou na 

introdução de medicamentos biossimilares na área de hematologia e oncologia. Assim, a partir 

de então existe um uso crescente de biossimilares em toda a Inglaterra. Ademais, esse plano 

também trouxe consigo mudanças políticas substanciais que estão relacionadas ao acesso às 

opções de tratamento determinadas pela farmacogenética (UNITED KINGDON, 2017). 

No Brasil, a prescrição e acesso a medicamentos oncológicos ocorre apenas na alta 

complexidade no âmbito do SUS. O componente é parte da Política Nacional de Prevenção e 

Controle do Câncer, regulamentada pela Rede de Atenção à Saúde de Pessoas com Doenças 

Crônicas. O Ministério da Saúde é responsável pelo componente de rede oncológica instituído 

desde 2005. Como área classificada de alta complexidade, os centros denominados Centros de 

Alta Complexidade em Oncologia (CACON) e Unidades de Alta Complexidade em Oncologia 

(UNACON) são responsáveis pelo atendimento integral, incluindo o acesso do paciente a 

medicamentos oncológicos, de acordo com as diretrizes disponíveis.  

Todos os hospitais brasileiros padronizam as terapias escolhidas e recebem autorização 

para dispensar medicamentos de acordo com a tabela de procedimentos do SUS, usando a 

autorização de procedimento para alta complexidade (APAC) para reembolso de todo o 

tratamento. Além disso, como no modelo inglês de redes regionalizadas e hierárquicas, o SUS 

garante uma estrutura de regiões baseada em modalidades que podem variar entre cirurgia, 

radioterapia e/ou quimioterapia em diferentes combinações (LOPES; DE SOUZA; BARRIOS, 

2013; MADI; GUIDO, 2018). Um estudo de Barrios, Reinert e Werutsky (2019) destaca que, 

no Brasil, o acesso a MAP oncológicos inovadores é baixo e, em geral, está atrasado muitos 

anos em relação à data de aprovação nos países desenvolvidos. Recentemente, ampliando essa 

discrepância, a Sociedade Brasileira de Oncologia Clínica relatou que havia 37 indicações 

terapêuticas disponíveis no âmbito privado, mas que não constavam como opção no sistema 

público de saúde (BARRIOS; REINERT; WERUTSKY, 2019).  
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Um estudo realizado por Lopes, De Souza e Barrios (2013) mostrou como os países 

de média e baixa renda estão utilizando múltiplos mecanismos para aumentar o acesso aos 

medicamentos contra o câncer. Eles destacam políticas de genéricos e biossimilares, 

participação em ensaios clínicos, esquemas universais de assistência médica para reunir 

recursos, esquemas de licenciamento compulsório e aumento as parcerias público-privadas de 

múltiplas partes interessadas. No entanto, eles sugerem a criação de uma entidade global para 

combater ao câncer, que é apoiada por um fundo global para melhorar o tratamento do câncer 

nos países de média e baixa renda e reduzir as altas taxas de mortalidade nessas regiões 

(LOPES; DE SOUZA; BARRIOS, 2013). 

 

6.3.5.4 Política de licenciamento compulsório e desenvolvimento produtivo local 

 

No Brasil, a lei de Propriedade Industrial n. 9.279 foi aprovada em 1996, tornando o 

País compatível com o Acordo sobre Aspectos Relacionados ao Comércio de Direitos de 

Propriedade Intelectual (TRIPS). Todos os membros da Organização Mundial do Comércio 

(OMC) tiveram que adaptar a propriedade industrial para se tornarem compatíveis com o novo 

quadro jurídico, o que significava conceder patentes no setor farmacêutico. No entanto, o 

acordo teve consequências negativas, como a alta de preços para alguns medicamentos e a 

adoção de licenças compulsórias foi uma das estratégias para aumentar o acesso aos MAP. Isso 

ocorre quando as partes interessadas permitem que as indústrias locais usem esses 

medicamentos sem medo de reivindicações de violação de patente, transferindo propriedade 

intelectual formalizada em anos específicos (GRONDE; UYL-DE GROOT; PIETERS, 2017).  

Em seu art. 8, o Acordo TRIPS definiu que os Estados-Membros podem, ao formular 

ou alterar suas leis e regulamentos, adotar as medidas necessárias para proteger a saúde e 

promover o interesse público em setores de grande importância para seu desenvolvimento 

socioeconômico e tecnológico, desde que essas medidas sejam coerentes com as disposições do 

presente acordo. O mesmo acordo TRIPS estabelece, em seu art. 31, as condições a serem 

observadas quando a lei de um Membro permite outro uso do objeto de uma patente sem a 

autorização do titular do direito, incluindo o uso pelo governo ou por terceiros autorizados pelo 

governo. O artigo 31 do TRIPS enumere alguns motivos que possam justificar a emissão de 

uma licença compulsória, e também permite que a legislação de cada país estabeleça outras 

situações e motivos que justifiquem a aplicação da medida de quebra de patente (TRIPS, 1994). 
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Em novembro de 2001, os Estados-Membros da OMC aprovaram a Declaração de 

Doha sobre o TRIPS e a Saúde Pública, que reafirmava um ponto importante do acordo: o 

direito dos países de proteger a saúde pública por meio do uso, por exemplo, de licenças 

compulsórias, especialmente quando se trata de garantia de acesso a medicamentos. Em 2007, 

utilizando as salvaguardas definidas no Acordo TRIPS e na Declaração de Doha, o governo 

brasileiro adotou a licença compulsória para a produção do medicamento antirretroviral 

efavirenz para uso público não comercial. A licença foi estabelecida pelo Decreto Presidencial 

n. 6.108/2007 (MIYAZAKI, 2007) e foi resultado de negociações malsucedidas para reduzir o 

preço do medicamento, consumido por cerca de 40% das pessoas vivendo com HIV no Brasil. 

Após a experiência bem-sucedida na produção nacional do medicamento efavirenz, as Parcerias 

para o Desenvolvimento Produtivo (PDP) constituíram, a partir do período 2009/2010, o 

instrumento estabelecido no âmbito da política de saúde para viabilizar o estímulo ao Complexo 

Econômico Industrial de Saúde (CEIS), gerando impactos positivos nas demandas do SUS 

(GADELHA; TEMPORÃO, 2018). Nesse sentido, a experiência brasileira foi o lançamento da 

Política de Desenvolvimento Produtivo em 2008, que colocou o complexo econômico-

industrial da saúde nas prioridades da nova política industrial brasileira. A ferramenta projetada 

foi a PDPs como uma ação específica coordenada pelo MS. O modelo básico de PDP envolve 

o uso de compras centrais de MH de produtos (geralmente de alto preço e maior complexidade 

tecnológica) comprados no mercado (com uma parcela significativa de importações), para 

estimular a produção local, envolvendo transferência de tecnologia. A produção local ocorre 

por meio do estabelecimento de uma parceria entre a empresa proprietária da tecnologia e uma 

instituição pública qualificada para atender o SUS, durante o período de absorção tecnológica. 

Nesse contexto, os Institutos de Biomanguinhos e Farmanguinhos (Fiocruz/MH) e Butantan 

foram as principais instituições envolvidas nos processos de transferência de tecnologia de 

interesse do SUS. O uso pioneiro do modelo PDP foi associado ao licenciamento compulsório 

na América Latina com patentes de efavirenz (2007), a fim de  garantir a sustentabilidade do 

Programa Nacional de Aids contra altos preços (CHAVES et al., 2015; GADELHA; 

TEMPORÃO, 2018). 

 

6.3.5.5  Política de Acesso Acelerado Colaborativo (AAC) 

 

Em 2016, o Acesso Acelerado Colaborativo (AAC) foi criado como uma iniciativa 

para selecionar e simplificar o processo de desenvolvimento e aprovação, definição de preços, 
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avaliação do NICE e negociação comercial de determinados medicamentos na Inglaterra, 

antecipando o acesso a esses medicamentos inovadores. O objetivo foi permitir que o NHS 

trabalhasse de maneira positiva e colaborativa, assegurando que as mudanças conduzidas pela 

inovação em todo o sistema terão benefícios significativos na racionalização de caminhos 

clínicos, na melhoria dos resultados dos pacientes e na geração de eficiência no sistema. 

Inicialmente, a Inglaterra investiu cerca de 2 milhões de libras esterlinas, sendo que tal processo 

ainda está em implementação e, até o momento, cerca de 250.000 pacientes em sete áreas 

estratégicas de tecnologia tiveram acesso a 26 inovações comprovadas por meio de programas 

do AAC. No entanto, diferentemente do Brasil, nenhum resultado para MAP incluindo 

absorção, resultados clínicos e retorno estimado do investimento dos produtos designados pela 

AAC está disponível (UNITED KINGDON, 2016). 

 

6.4 DISCUSSÃO 

 

O aumento do preço das terapias recém-lançadas é uma preocupação global e existem 

inúmeras políticas para regular a dinâmica de mercado. No entanto, devido à falta de uma 

metodologia bem estabelecida e padronizada, poucos estudos fornecem uma análise 

comparativa sobre o impacto de novas políticas no acesso a esses medicamentos em diferentes 

países (VOGLER et al., 2017).  

Essa revisão fornece um resumo das políticas e práticas farmacêuticas adotadas na 

Inglaterra e no Brasil como uma forma de consolidação da pesquisa comparativa e, portanto, 

contribui para a literatura atual sobre o tema, demonstrando como sistemas de saúde 

semelhantes podem ter aplicado diferentes maneiras de garantir o acesso e a sustentabilidade 

do sistema aos MAP em cada país. Existem diferenças notáveis entre os dois países, portanto, 

é necessário que ambos aprendam um com o outro com a finalidade de cooperação no 

enfrentamento dos desafios de mercado no âmbito de sistemas universais de saúde. 

 Conforme analisado por Gronde, Uyl-De Groot e Pieters (2017), a reforma da 

legislação de patentes, preço de referência externo, preço baseado em resultados e o incentivo 

à prescrição de medicamentos de baixo custo estão entre as opções políticas a curto prazo mais 

promissoras em distintos continentes. Em um estudo realizado nos Estados-Membros da 

OCDE, as políticas mais frequentemente avaliadas e usadas foram reformas nos modelos de 

pagamento desses medicamentos, assistência gerenciada e compartilhamento de custos entre 

entes públicos e privados. Apesar da importância desse tópico, para muitas políticas 
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amplamente utilizadas há evidências muito limitadas de sua eficácia na contenção de custos 

com saúde (STADHOUDERS et al., 2019). Ahmad et al. (2020) corroboram e destacam que, 

apesar das iniciativas de transparência de preços em países como o Reino Unido, existem 

poucas evidências sobre essa medida no controle de gastos, o que ainda parece inconclusivo. 

As limitações e barreiras nas iniciativas de transparência de preços ocorrem devido à 

fragmentação do sistema de saúde e em razão da não divulgação de descontos e abatimentos 

por empresas farmacêuticas em negociações confidenciais com os sistemas de saúde (AHMAD; 

MAKMOR-BAKRY; HATAH, 2020). 

Como já reportado neste estudo, os MAP estão limitados a serviços especializados e 

problemas comuns são percebidos em ambos países, tais como problemas na organização 

(segmentação) do serviço para o acesso a esses medicamentos (JAMES et al., 2009; KALIKS 

et al., 2017). Rover e colaboradores (2016) demonstraram que garantir o acesso aos MAP 

envolve uma forte relação de dependência, estruturando ações em suas próprias políticas 

econômicas e de saúde de cada país em relação à indústria farmacêutica.  

Inicialmente, devido à saída do Reino Unida da União Europeia, não há uma 

compreensão clara do que o Brexit significa em termos legais e como isso envolverá questões 

relacionadas à saúde na Inglaterra. A diferença significativa entre os distintos cenários do Brexit 

(rígidos e flexíveis) pode indicar que as futuras relações entre União Europeia e Reino Unido 

dependerão da eficácia com que toda a comunidade da saúde e os sistemas políticos no Reino 

Unido lidarão com essas mudanças (ESMAEILZADEH; MIRZAEI, 2018). Isso é uma 

preocupação e não está claro como isso poderá afetar o acesso aos medicamentos. 

Como inferido, as políticas de preços diferem entre o Brasil e a Inglaterra. O governo 

brasileiro adotou medidas regulatórias para definição de preço por comparação externa, o PRE, 

enquanto a Inglaterra firmou novos acordos com as indústrias farmacêuticas (por exemplo, o 

esquema voluntário 2019/2023 para medicamentos). Idealmente, a precificação de ambos os 

sistemas faz parte de outras opções políticas de controle de acesso (por exemplo, a autorização 

de entrada no mercado e reembolso pelos órgãos de ATS).  

Não se pode confirmar se diferentes mecanismos levam a resultados diferentes, devido 

à falta de comparação direta dos resultados de precificação nos sistemas. No entanto, alguns 

resultados sugerem que os preços praticados no Brasil são superiores aos preços de referência 

internacionais (BANGALEE; SULEMAN, 2018). O problema que surge com o PRE são os 

descontos não divulgados que a maioria dos compradores praticam atualmente para os MAP e 

o atraso no lançamento dos medicamentos nos países de média e baixa renda (FERRARIO, 
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2019). Descontos não divulgados e estratégias para atrasar o lançamento de medicamentos à 

luz do uso generalizado da política de PRE fazem com que essa política falhe do ponto de vista 

do acesso e da sustentabilidade do sistema. Da mesma forma, os acordos sigilosos para diminuir 

o preço dos MAP na Inglaterra também não lidam com os fatores subjacentes, como a falta de 

transparência nas negociações e a multiplicidade de outras consequências negativas do atual 

modelo de P&D, tal como o desenvolvimento específico de medicamentos para uma área 

lucrativa, como a oncologia (PUBLIC HEALTH BEFORE PRIVATE PROFIT, 2019). 

Ambos os países usam critérios semelhantes de ATS para a seleção de medicamentos 

para reembolso. O uso de ATS no Brasil ainda pode ser limitado devido à necessidade de alto 

nível de habilidade (abordagens farmacoeconômicas e definição de limiares), além da 

transparência nos resultados das avaliações (ABDEL RIDA et al., 2017). Porém, nos últimos 

anos, um novo mecanismo foi introduzido pelo NICE no sistema: os acordos de partilha de 

risco, que estão crescendo em número, especialmente devido ao CDF. Os descontos 

confidenciais negociados de preço ou o compartilhamento de risco (por meio de desfechos ou 

doses gratuitas) provavelmente fornecerão a abordagem mais eficiente para alcançar o preço 

adequado aos MAP (AGGARWAL et al., 2017; DILLON; LANDELLS, 2018; 

JAROSŁAWSKI; TOUMI, 2011), no entanto, são acordos que podem levar à falta de 

transparência e incerteza aceitável relacionada à eficácia, efetividade e segurança do 

medicamento no sistema considerando o ponto de vista de saúde pública. É também necessário 

um processo justo que auxilie na avaliação desses acordos (JAROSLAWSKI; TOUMI, 2011). 

Também é importante ressaltar que a ausência de evidências adequadas, as expectativas irreais 

e a pressão sobre as partes interessadas pode representar um cenário apropriado para 

medicamentos financiados sem critérios claros de sustentabilidade nos cuidados de saúde 

(COHEN, 2017).  

No Brasil, o primeiro MEA foi implementado para o nusinersena. No entanto, não há 

evidências de que a rede de saúde brasileira esteja pronta para avaliar os resultados de saúde de 

forma independente, semelhante à Inglaterra. Portanto, é mais provável que o risco seja apenas 

para o SUS, e não para o setor farmacêutico. Além disso, um novo acordo de risco pode afetar 

drasticamente os princípios do SUS, resultando em pagamento de medicamentos que podem 

impactar negativamente os investimentos em ações preventivas, especialmente aquelas voltadas 

à redução das iniquidades prevalentes em saúde (CAETANO; HAUEGEN; OSORIO-DE-

CASTRO, 2019). Ademais, essa mudança de política indica para o Brasil um novo modelo que 

não prioriza mais o desenvolvimento da própria tecnologia nacional, para usar estratégias como 
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a Inglaterra, visando apenas a negociação no mercado. Essa mudança na política brasileira está 

alinhada com as principais mudanças na política econômica que envolvem reduções no 

investimento público em desenvolvimento de medicamento pela produção local (VIEIRA, 

2018). 

No cenário de acesso à MAP para doenças raras, uma série de leis, regulamentos e 

incentivos foi estabelecido no Brasil e na Inglaterra para acesso a esses medicamentos. No 

entanto, nenhum estudo comparou o acesso a medicamentos para doenças raras no Brasil. Os 

resultados encontrados de países Europeus sugerem disponibilidade e gastos variáveis para 

esses medicamentos em alguns desses países. Detiček et al. (2018) demonstraram que, no Reino 

Unido, existe um alto nível de acesso dos pacientes em um tempo menor do que em outros 

países Europeus (DETIČEK; LOCATELLI; KOS, 2018). A explicação pode ser associada à 

Inglaterra qualificar esses medicamentos em um programa separado e reembolsar o processo 

pela aplicação de abordagens, como a ADMC (ANGELIS; LANGE; KANAVOS, 2018). A 

aplicação de diferentes critérios, tais como necessidade não atendida, valor humano e 

solidariedade; muitas vezes levam a aceitar de uma “base de evidências mais limitada” para 

medicamentos para doenças raras em comparação com outros medicamentos (GAMMIE; LU; 

BABAR, 2015; GUTIERREZ et al., 2015). No entanto, no Brasil tal análise não foi aplicada e 

existe uma lacuna nessa área de pesquisa e um futuro relacionado à pesquisa é justificado. 

Na área oncológica, a Inglaterra e o Brasil enfrentam problemas semelhantes para 

reembolsar esses medicamentos. O CDF foi a principal política relacionada ao acesso aos MAP 

na Inglaterra, no entanto, tem proporcionado iniquidades, além daquelas já vividas no sistema, 

a chamada “loteria de código postal” (AGGARWAL et al., 2017; DILLON; LANDELLS, 

2018). No Brasil, o acesso a medicamentos oncológicos é realizado ainda muito por meio do 

sistema judicial (MADI; GUIDO; II, 2018). No entanto, em ambos os sistemas, o acesso a 

medicamentos contra o câncer tornou-se uma grande preocupação para os gestores de saúde, 

pois afeta o orçamento e a sustentabilidade do sistema por distintos mecanismos. A 

judicialização da saúde ou o acesso por meio da alocação de fundos (CDF) para o fornecimento 

de medicamentos sem evidência de eficácia ou segurança é considerado um impacto negativo, 

e o fortalecimento de políticas para controlar os preços dos medicamentos é considerado um 

impacto positivo (VARGAS-PELÁEZ et al., 2014). Esses novos fenômenos desafiam qualquer 

política e normas farmacêuticas, bem como os critérios da ATS. Qualquer regulamentação 

governamental, até agora, não foi capaz de restringir o acesso do indivíduo a medicamentos por 
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judicialização no Brasil ou por meio público no CDF, o que reflete todas as incertezas no acesso 

sustentável em ambos os países. 

Uma das principais políticas brasileiras aplicadas que se distingue da abordagem 

adotada na Inglaterra é a capacidade de produção local dos laboratórios públicos nacionais 

como elemento dinâmico potencial para inovações incrementais, reduzindo a dependência 

internacional e buscando alguma sustentabilidade no acesso dos MAP (DA FONSECA, 2018; 

VIANA et al., 2016). Atualmente, isso resultou em um amplo compromisso institucional e 

político dentro do setor para desenvolver o complexo médico-industrial com 114 parcerias, 

incluindo vacinas e medicamentos (por exemplo, trastuzumabe, etanercepte, imatinibe, 

sofosbuvir, vacina HPV e Tetraviral e recentemente a vacina para COVID-19), bem como 

equipamentos, materiais de diagnóstico e produtos (GADELHA; TEMPORÃO, 2018). 

Atualmente, na Inglaterra, um projeto político foi discutido fora do atual governo, denominado 

Medicamentos para muitos: saúde pública antes do lucro privado, que aborda a questão dos 

MAP e reconhece que o atual sistema de inovação no Reino Unido está falido. O projeto 

considera o Brasil, a Índia e a Argentina como exemplos a serem analisados sobre o uso das 

flexibilidades do acordo TRIPS e um novo modelo de desenvolvimento de tecnologia local para 

trazer oportunidades econômicas e sustentabilidade ao NHS (PUBLIC HEALTH BEFORE 

PRIVATE PROFIT, 2019). 

Por fim, cabe ressaltar que várias mudanças nas políticas farmacêuticas são 

invariavelmente dependentes dos atores do sistema: como o Estado, os profissionais de saúde 

e os pacientes. Esse fato, por sua vez, está vinculado a mudanças no comportamento social dos 

atores, como a confiança no sistema de saúde, que parece ser diferente no Brasil e na Inglaterra, 

sendo construídas a partir de um conjunto de comportamentos interpessoais, institucionais, 

organizacionais e de identidade compartilhada. As diferenças nas políticas observadas neste 

estudo podem estar relacionadas aos comportamentos sociais que são apoiados por conjuntos 

de regras institucionais, leis e costumes que tendem a mudar ao longo do tempo ou local (país) 

(CALNAN; ROWE, 2006). 

 

6.5 CONSIDERAÇÕES FINAIS 

 

Com base no que foi revisado, é evidente que os governos estão implementando várias 

estratégias para controlar o dinâmico descontrole dos preços dos medicamentos no atual 

mercado farmacêutico. No entanto, até agora o Brasil e a Inglaterra propuseram políticas 
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distintas para garantir o acesso aos MAP. Entre as principais diferenças entre esses países, 

ressalta-se que o governo do Brasil adotou a política de REP, o que pode ser visto como 

problemático, acoplado com um sistema de ATS sem limite de reembolso de pagamento por 

um MAP. Aliado a isso, os resultados sugerem um compromisso a longo prazo de políticas 

econômicas recessivas que, com certeza, impactarão o campo farmacêutico e o acesso das 

pessoas aos medicamentos. Por outro lado, o Brasil tem uma política favorável, enfrentando as 

barreiras de acesso com propostas de parceria pela propriedade intelectual por meio dos acordos 

entre os setores público e privado. Em contrapartida, a Inglaterra tem uma influência aparente 

no mercado com o aumento de acordos com indústrias multinacionais, a taxa de retorno para 

empresas e um limite geral para gastos do NHS com medicamentos sob patente, combinado a 

uma política de capital. Apesar dessas diferenças, ambos os países estão enfrentando um baixo 

sucesso no controle nacional e nas despesas farmacêuticas consideráveis com implicações para 

a sustentabilidade geral do sistema. 

O fato é que o acesso e a sustentabilidade aos medicamentos não é mais apenas um 

problema para países de baixa e média renda, mas se tornou um problema global. Uma 

abordagem abrangente parece necessária para gerar iniciativas políticas seguras, 

reconsiderando os requisitos de avaliação e regulamentação visando abordar a escassez da 

verdadeira inovação observada entre medicamentos recém-aprovados. Além disso, 

contextualizar as avaliações em cada sistema de saúde, cultura e sociedade é um fator que deve 

ser avaliado, valorizado e encorajado, a fim de equilibrar o consenso global e as necessidades 

locais para definir quais as políticas farmacêuticas podem ser úteis em cada país. 

 

Limitações 

 

Cabe ressaltar que existem limitações neste estudo. Primeiramente, considerando a 

natureza controversa da definição de MAP, os relatórios ou diretrizes do governo envolvidos 

podem apresentar várias razões pelas quais as evidências apresentadas podem ser tendenciosas. 

Apesar de nossos esforços intensos para identificar todos os artigos sobre os fatores que 

influenciam o acesso aos MAP, nossa estratégia de pesquisa pode ter perdido alguns artigos. A 

heterogeneidade dos estudos identificada foi uma preocupação. Finalmente, as questões de 

acesso aos MAP são muito diferentes entre os países de renda média e alta e, consequentemente, 

as ferramentas e estratégias de captura para solucionar essas lacunas ainda são um desafio. 
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Resumo: A Avaliação de Tecnologias em Saúde (ATS), enquanto prática científica e 

tecnológica é, ao mesmo tempo, um desafio, a fim de determinar o valor das tecnologias a serem 

incorporadas. O estudo teve como objetivo explorar e comparar os resultados e elementos 

técnicos das avaliações emitidas para doenças raras entre a agência inglesa (Nice) e a brasileira 

(Conitec). A primeira etapa do estudo envolveu a busca sistemática das avaliações no período 

de 2013 aa 2019. Na segunda etapa, os relatórios foram analisados com base em: (i) revisão 

narrativa descritiva; e (ii) cálculo da frequência absoluta e relativa de acordo com cada domínio 

e componente (elemento) aplicado do modelo da rede Europeia de ATS. O total de 24 

medicamentos foram distintamente avaliados no período do estudo. Por meio de 126 questões 

(elementos) distribuídas entre nove domínios, a análise revelou que 67 (53,2%) e 44 (35,0%) 

estavam descritas nos relatórios, 42 (33,3%) e 59 (47,0%) foram consideradas apenas 

parcialmente e 17 (13,5%) e 23 (18,0%) não foram consideradas nos relatórios do Nice e da 

Conitec, respectivamente. Foi constatado que há uma concordância relativamente baixa da 

agência brasileira em relação à inglesa nos relatórios emitidos para doenças raras. Permanece 

indeterminado se as agências são capazes de capturar os diversos valores desses medicamentos, 

bem como gerenciar as incertezas nas avaliações. 

 

Palavras-chave: Avaliação de Tecnologias em Saúde. Doenças raras. Incerteza. 

Regulamentação governamental. 
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7 CAPÍTULO II: TRANSFORMANDO INCERTEZAS EM REGULAMENTAÇÃO 

LEGITIMADORA? AS DECISÕES DAS AGÊNCIAS NICE E CONITEC PARA 

DOENÇAS RARAS 

 

Resumo: Introdução: a Avaliação de Tecnologias em Saúde (ATS), enquanto prática 

científica e tecnológica é, ao mesmo tempo, um dos principais desafios dos gestores, a fim de 

determinar quais as novas tecnologias que devem serem ser priorizadas ou, em um sentido mais 

negativo, racionalizadas para entrada nos sistemas de saúde. Objetivo: o estudo teve como 

objetivo explorar e comparar os resultados e elementos técnicos das avaliações de tecnologias 

emitidas para doenças raras da agência inglesa (NICE) e brasileira (Conitec). Metodologia: a 

primeira etapa do estudo envolveu a busca sistemática das avaliações realizadas no período de 

2013 a 2019. Na segunda etapa, os relatórios foram analisados com base em: (i) revisão 

narrativa descritiva; e (ii) cálculo da frequência absoluta e relativa de acordo com cada domínio 

e componente (elemento) aplicado do modelo da rede Europeia de ATS. Resultados: o total de 

24 medicamentos foram distintamente avaliados no período do estudo entre as agências. Por 

meio de 126 questões (elementos) distribuídas entre nove domínios, a análise revelou que 67 

(53,2%) e 44 (35,0%) questões estavam descritas nos relatórios; 42 (33,3%) e 59 (47,0%) 

questões foram consideradas apenas parcialmente descritas; e 17 (13,5%) e 23 (18,0%) questões 

não foram consideradas nos relatórios do NICE e da Conitec, respectivamente. Conclusão: foi 

constatado que há uma concordância relativamente baixa da agência brasileira em relação à 

inglesa nos relatórios emitidos para doenças raras. Permanece indeterminado se as agências são 

capazes de capturar na prática os diversos valores implícitos desses medicamentos, bem como 

gerenciar as incertezas nas avaliações para incorporações desses medicamentos. 

 

Palavras-chave: Avaliação de Tecnologias em Saúde. Doenças raras. Regulamentação 

governamental. Incerteza. 
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7.1 INTRODUÇÃO 

 

Conceitualmente, a Avaliação de Tecnologias em Saúde (ATS), enquanto prática 

científico-tecnológica, refere-se ao processo da avaliação clínica, econômica, regulatória, 

social, organizacional e ética do uso de tecnologias novas ou emergentes (NITA et al., 2010; 

SILVA; ELIAS, 2019). No Brasil, a Conitec foi criada como órgão assessor do Ministério da 

Saúde que confere recomendações aos gestores públicos a respeito de avaliações de 

medicamentos a serem incorporados ou desinvestidos no âmbito do Sistema Único de Saúde 

(SUS) (GODMAN et al., 2014).  

O processo legalmente previsto de avaliação de novas tecnologias evoluiu 

consideravelmente no Brasil, apresentando mais similaridades técnicas do que distinções, 

quando em comparação com agências de países, tais como: Austrália, Canadá e Reino Unido. 

No entanto, os processos de ATS ainda apresentam diferenças em função da autoridade na 

tomada de decisão, do escopo das revisões de evidências, da experiência e dos tipos de avaliação 

considerados em cada agência. Entre os principais pontos divergentes, na Conitec não há 

registros explícitos de avaliação do programa em termos de melhorias para o processo de 

incorporação. De modo similar, não existe uma etapa de (pré) seleção e/ou priorização de temas 

a serem analisados, o que conferiria maior transparência ao processo. Ademais, em relação à 

composição dos comitês, enquanto o Plenário da Conitec é composto por representantes de 

Secretarias do Ministério da Saúde, agências reguladoras e demais entidades, nos países 

supracitados a representação priorizada é a partir das competências técnicas necessárias para a 

avaliação das demandas (LIMA; BRITO; ANDRADE, 2019). 

As decisões sobre incorporação em um serviço de saúde e sobre o valor dos 

medicamentos podem ser influenciadas não apenas pelas evidências técnico-científicas que 

sustentam a tecnologia, mas também pelo processo de avaliação utilizado e sob o contexto em 

que operam (WATKINS, 2020). Apesar da institucionalização da ATS ser considerada um 

marco histórico no Brasil e na Inglaterra, a natureza multidimensional dos processos de 

avaliação, a incompletude de evidências científicas e o alto envolvimento de partes interessadas 

(prestadores de cuidados de saúde, órgãos de financiamento, indústria, pacientes e formuladores 

de políticas de saúde) faz da avaliação para incorporação de novos tratamentos um processo de 

alta complexidade técnica, política e social. Nesse processo, as incertezas sobressaem-se com 

diversas características, como demostrado por Brown e Calnan (2013) em processos de 

avaliação (single appraisals) no National Institute for Health and Care Excellence (NICE). Os 
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autores identificaram três camadas de incertezas: epistemológica, processual e interpessoal 

(BROWN; CALNAN, 2013). 

Especialmente em determinados cenários, como no caso da avaliação de 

medicamentos para “Doenças Raras” (DR), incertezas e vieses podem se mostrar exacerbados, 

associados à limitada quantidade e qualidade de estudos, à escassez de informações a respeito 

da evolução das patologias, à ausência de instrumentos formais a fim de aferir desfechos críticos 

na avaliação, ao alto valor unitário dos medicamentos e à baixa relação custo-efetividade, 

predispondo a um elevado custo-oportunidade da tecnologia a ser incorporada nos sistemas de 

saúde (AITH et al., 2014; MEDEIROS, 2012). Além dessas questões, o apelo social envolvido 

nas avaliações de tratamentos para estas condições clínicas podem pressionar por decisões em 

condições de incertezas técnicas (ANGELIS; LANGE; KANAVOS, 2018). Assim, o 

aprimoramento de ferramentas em ATS e a qualificação dos processos para a avaliação de novas 

terapias nas Doenças Raras (DR) é uma questão primordial na política pública de saúde de um 

país, procurando apoiar o acesso oportuno a tratamentos inovadores e, ao mesmo tempo, 

priorizando a aplicação de recursos públicos de forma equitativa. 

A definição de Doenças Raras em distintos países pode variar. Entretanto, a maioria 

utiliza dados relacionados aos limites de prevalência, havendo poucos países que consideram 

indicadores relacionados à gravidade e/ou ausência de tratamento (RICHTER et al., 2015). A 

legislação da União Europeia define como Doenças Raras aquela com prevalência de não mais 

que 50 casos para cada 100.000 habitantes, podendo ser considerada prevalência superior para 

condições fatais, gravemente crônicas e debilitantes (EUROPEAN PARLIAMENT, 1999). Na 

Inglaterra, também foi definido o termo “doenças ultrarraras”, como sendo aquelas com risco 

de vida ou condições debilitantes que afetam ≤1: 50.000 pessoas (NICE, 2004). O Brasil 

corrobora com o conceito empregado pela Organização Mundial de Saúde que considera a 

prevalência de 65 indivíduos para cada 100.000 habitantes (BRASIL, 2014). O Ministério da 

Saúde publicou 46 Protocolos Clínicos e Diretrizes Terapêuticas (PCDT) para Doenças Raras 

até 2018 e há uma estimativa do setor industrial de que aproximadamente 13 milhões de pessoas 

possuam algum tipo de Doenças Raras (HIRAI et al., 2018).  

Buscando caracterizar a aplicação de domínios consensualizados internacionalmente 

para ATS por agências e sistemas de saúde, este estudo objetivou analisar os relatórios sobre 

medicamentos para Doenças Raras conduzidos pela Conitec e NICE.  
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7.2 METODOLOGIA 

 

Trata-se de um estudo exploratório descritivo, baseado na análise documental de 

domínio público dos relatórios de recomendação de incorporação ou não incorporação de 

medicamentos para Doenças Raras no Brasil, emitidos entre janeiro de 2013 a dezembro de 

2019. A análise foi realizada comparativamente com os relatórios publicados em diferentes 

anos pela agência de ATS da Inglaterra, NICE. O país citado foi selecionado para a análise 

comparativa devido ao tempo de consolidação e estruturação de ATS, em um contexto de 

sistema de saúde universal de saúde semelhante ao Brasil. Recomendações que ainda estavam 

sob consideração final durante o período de estudo foram excluídas da análise. 

Com base em uma análise de conteúdo, utilizou-se domínios qualitativos previstos pela 

rede Europeia de ATS (EUnetHTA) no modelo HTACore®, como estrutura baseada em 

avaliação de dimensões de valor relacionado à tecnologia. O modelo baseado em avaliação de 

dimensões de valor foi desenvolvido como parte da rede europeia de ATS para produzir e 

compartilhar informações, com o objetivo de: 1) melhorar a aplicabilidade e disseminação de 

informações em ATS; 2) promover a colaboração real entre as agências de ATS fornecendo um 

quadro comum para a produção e disseminação de informações; e 3) reduzir a duplicação 

desnecessária de trabalho. O modelo preconizado prevê a avaliação completa que compõe nove 

domínios (EUNETHTA, 2011). 

 A partir do modelo principal da EUnetHTA, foi adotada a matriz (Quadro 6) para 

comparação dos relatórios que objetivou responder três questões que refletem as linhas gerais 

e as múltiplas disciplinas de natureza primária da ATS, consistindo em componentes: 1) a 

ontologia, que envolve elementos de avaliação em uma estrutura com nove domínios (I a IX) e 

abrange todos os aspectos potencialmente relevantes da ATS e, portanto, uma avaliação do 

valor da tecnologia; 2) a aplicação de orientações metodológicas já reconhecidas em ATS, por 

exemplo, aquelas propostas pela EUnetHTA em guidelines ou diretrizes da Cochrane; e 3) o 

padrão de estrutura de relatório apresentado que permita a revisão das informações em um nível 

altamente detalhado e transparente (KRISTENSEN et al., 2017). 
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Quadro 6 - Matriz de análise comparativa do processo de avaliação de tecnologia em saúde - 

ATS 

Domínio Componentes 

Problema de saúde 

e atual uso da 

tecnologia  

Problema de saúde e população alvo 

Epidemiologia e carga da doença na população  

Disponibilidade, ciclo de vida e status regulatório 

Alternativa à tecnologia 

Descrição e 

características 

técnicas da 

tecnologia  

Revisão da tecnologia  

Quando foi desenvolvida e indicação proposta 

Quem utilizará a tecnologia, como e a que nível do sistema de saúde 

Materiais, instalações, pessoal habilitado e equipamentos 

Treinamento  

Segurança 
Danos diretos e indiretos para pacientes, pessoal e meio ambiente 

Redução do risco de danos 

Efetividade clínica 
Benefício em saúde e qualidade de vida 

Efetividade e segurança 

Custo e avaliação 

econômica 

Identificação e medida de preço, valor e comparação de custo, e 

desfechos da tecnologia com base no julgamento de preço baseado 

em valor e definição de prioridade entre diferentes tecnologias de 

saúde 

Utilização dos recursos, preço em unidade, custo indireto, desfechos 

e consequências e incremental custo efetividade 

Análise ética 

Prevalência social e moral normas e valor relevante da tecnologia 

Questão ética da tecnologia e consequência da implementação e da 

não implementação 

Identificação de problemas éticos e morais inerentes à avaliação da 

tecnologia  

Aspectos 

organizacionais  

Modelo de dispensação da tecnologia 

Análise do processo, recurso, manejo e problemas culturais 

Aspectos sociais 

Considerações, experiências prévias e após a implementação  

Onde os pacientes utilizarão a tecnologia (hospitais, sistema primário, 

clínicas etc.) 

Quais os principais objetivos que as pessoas almejam com a 

tecnologia 

Aspectos legais 

Direitos básicos dos pacientes, como autonomia, consentimento 

informado, privacidade e confidencialidade 

Requerimentos legais, autorização, garantia e regulação de mercado 

Fonte: HTA Core Model Handbook version 3.0. 
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7.3 RESULTADOS 

 

Na pesquisa conduzida a partir da plataforma de domínio público da Conitec foram 

recuperados vinte e quatro relatórios de recomendação para Doenças Raras no período de 2017 

a 2019. Desses, a comparação com a avaliação conduzida pelo NICE foi possível de ser 

realizada para onze medicamentos (Quadro 7). No período (2013-2019), as agências avaliaram 

medicamentos distintos para DR, porém não foi possível fazer uma comparação por meio da 

matriz de análise devido a se tratar de distintos medicamentos e para distintas indicações 

terapêuticas (Quadros 8 e 9). Com base na avaliação preliminar, foram selecionados quatro 

medicamentos para análise descritiva narrativa detalhada e para aplicação do modelo proposto 

dos principais domínios convergentes e/ou divergentes de análise. Os quatro medicamentos 

foram selecionados devido a uma nova forma de incorporação, observada nas avaliações pela 

Conitec a ser implementada no sistema de saúde brasileiro (Quadro 10). 

 

7.3.1 Perfil geral de recomendações das agências 

 

No total, vinte e três relatórios de recomendações para doenças raras foram emitidos 

pela Conitec de 2017 a 2019, e treze medicamentos foram recomendados à incorporação e dez 

foram recomendados a não incorporação. Nesse período, o total de nove recomendações foram 

emitidas pela agência NICE. Com base nos medicamentos avaliados pela Conitec, as buscas 

sistemáticas realizadas no website do NICE por distintos anos resultaram na comparação de 

doze avaliações de medicamentos, os quais também foram avaliados pela Conitec no período 

selecionado. Observou-se, no entanto, que as agências receberam distintas demandas para 

incorporação de distintos medicamentos. O total de dez medicamentos foram avaliados 

unicamente pela agência NICE, no período de 2013 a 2019 (Quadro 8), e doze medicamentos 

foram avaliados unicamente pela agência Conitec, entre 2017 a 2019 (Quadro 9). A esse grupo 

de medicamentos não foi possível uma comparação entre as agências, pelo fato de não serem 

demandas para avaliação do mesmo princípio ativo e/ou para mesma indicação clínica.  

Após essa etapa de buscas, coletou-se entre as agências o total possível de 

comparações, resultando em dez medicamentos (20 relatórios), que se tratava da mesma 

indicação clínica do demandante e do mesmo princípio ativo. Nesse subgrupo 

supramencionado, nove medicamentos obtiveram recomendação favorável baseada em critérios 

de utilização e um (canaquizumabe) obteve recomendação desfavorável pela agência NICE. Na 
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Conitec, o total de quatro medicamentos foram recomendados à incorporação com critérios 

preestabelecidos e seis recomendados à não incorporação (Quadro 7).  

 

7.3.2 Análise comparativa das agências no modelo HTA Core Model® 

 

O resultado da aplicação do modelo da rede Europeia (Core Model®) revelou que 67 

das 126 questões (elementos) (53,2%), distribuídas entre os componentes I a IX, foram 

consideradas relevantes (descritas) nos relatórios do NICE para os medicamentos eculizumabe, 

nusinersena, alfaelosulfase e galsulfase. Já nos relatórios da Conitec, o total de 44 de 126 

questões (elementos) (35,0%) foram consideradas relevantes e descritas nos relatórios dos 

medicamentos avaliados pela agência brasileira para os mesmos medicamentos. Na análise do 

maior número de elementos descritos pelas agências, verificou-se que no NICE esses foram dos 

domínios: I - Problema de saúde e atual uso da tecnologia, com 83,3%; II - Descrição e 

características técnicas da tecnologia, com 53,3%; e IX - Aspectos legais, 83,3% de elementos 

descritos. Na Conitec, entre os elementos que foram melhor descritos estão os dos domínios: I 

- Problema de saúde e atual uso da tecnologia, 83,3%; V - Custo e avaliação econômica, 50%; 

e VIII - Aspectos sociais, 50,0%.  

Na análise do grupo de elementos que não foram descritos nos relatórios, o total de 17 

das 126 questões (elementos) (13,5%) não foram descritas nos relatórios do NICE. Nos 

relatórios da Conitec, 23 das 126 questões (elementos) (18,0%) também não foram descritas 

nos relatórios. Os domínios que menos foram descritos nos relatórios do NICE, foram os 

seguintes: II - Descrição e características técnicas da tecnologia, 33,3%; e III – Segurança, 

33,3%. Já na Conitec foram os seguintes domínios: VII - Aspectos organizacionais, 50,0%; e 

IX - Aspectos legais 50,0%.  

Em relação à categorização dos elementos parcialmente descritos nos relatórios, o total 

de 42 de 126 questões (33,3%) foram categorizadas a esse grupo nos relatórios do NICE, sendo 

os domínios: V - Custo de avaliação econômica, com 66,7%; VI - Análise ética, 55,6%; VII - 

Aspectos organizacionais, 50,0%; e VIII - Aspectos sociais, 50,0% os prevalentes. Na Conitec, 

o total de 59 de 126 questões (47,0%) foram pertencentes a esse grupo, sendo os domínios: III 

– Segurança, 66,7% e IV - Efetividade Clínica, 83,3%; e VI - Análise ética (66,7%) os 

prevalentes. 

Quando comparadas as três categorias descritivas entre as agências ao modelo 

preconizado aplicado, verificou-se que o NICE apresentou uma maior porcentagem de 
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elementos descritos nos seus relatórios (53,2%) e a Conitec apresentou maior número de 

elementos não descritos (18,0%) ou parcialmente descritos (47,0%).  

Considerando os medicamentos e ambas as agências, o único domínio que convergiu 

no grupo dos elementos “descritos” foi o domínio I - problemas de saúde e uso atual de 

tecnologia. Entre os domínios de análise com maior ocorrência de elementos “não descrito” ou 

“descrito parcialmente” destacam-se aqueles relacionados à organização dos serviços de saúde 

e dos profissionais envolvidos com o tratamento (domínio VII - materiais, instalações, pessoal 

habilitado, equipamentos; Treinamento e informações necessárias; Modelo de dispensação da 

tecnologia; Análise do processo, recurso e manejo), aqueles relacionados às evidências de 

segurança e efetividade, ou de benefícios do tratamento (domínio III e IV - benefício em saúde 

e qualidade de vida (QALY); Efetividade e segurança; Identificação e medida de preço, valor 

e comparação de custo e desfechos da tecnologia com base no julgamento de preço baseado em 

valor e definição de prioridade entre diferentes tecnologias de saúde; Redução do risco de 

danos; Danos diretos e indiretos para pacientes) e aqueles relacionados à análise ética (domínio 

VI - prevalência social e moral, normas e valor relevante da tecnologia, questão ética da 

tecnologia e consequência da implementação e não implementação, identificação de problemas 

éticos e morais inerentes à avaliação da tecnologia (Quadro 10 e Tabela 1). 

 

Quadro 7 - Medicamentos avaliados para doenças raras de 2017 a 2019 pelas agências NICE e 

Conitec e as respectivas recomendações (continua) 

Medicamento Indicação NICE CONITEC 

Brentuximabe 

Tratamento de 

pacientes adultos 

com linfoma de 

Hodgkin refratário 

ou recidivado após 

transplante autólogo 

de células-tronco 

Recomendado como uma opção 

para o tratamento de CD30 

positivo. Linfoma de Hodgkin em 

adultos com doença recidivante ou 

refratária, em determinadas 

condições clínicas e com base em 

acordo comercial 

Incorporar o brentuximabe 

para o tratamento de 

pacientes adultos com 

Linfoma de Hodgkin 

refratário ou recidivado após 

transplante autólogo de 

células-tronco 

hematopoéticas, mediante 

negociação de preço e 

PCDT 

Canaquizumabe 

Tratamento da 

Artrite Idiopática 

Juvenil Sistêmica 

Não recomenda, pois acredita que 

não existam dados suficientes para 

propor uma avaliação robusta do 

medicamento a ser considerado na 

prática clínica da Inglaterra 

Não incorporar o 

canaquinumabe para o 

tratamento de artrite 

idiopática juvenil sistêmica 
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Quadro 7 - Medicamentos avaliados para doenças raras de 2017 a 2019 pelas agências NICE e 

Conitec e as respectivas recomendações (conclusão) 

Medicamento Indicação NICE CONITEC 

Eculizumabe 

Tratamento de 

pacientes com 

Síndrome 

Hemolítica Urêmica  

Recomendado apenas se todos 

condicionantes* forem cumpridos 

Não incorporar o 

eculizumabe para tratamento 

da Síndrome Hemolítica 

Urêmica atípica  

Alfaelosulfase 

Mucopolissacaridose 

tipo IV - síndrome 

de Morquio A) 

Recomendado para o tratamento 

com base em um acordo de 

compartilhamento de risco 

Recomendar a incorporação 

da alfaelosulfase mediante 

condicionantes* 

Eletrobompague 

olamina 

Púrpura 

trombocitopênica 

idiopática (PTI) 

crônica 

Recomendado em condição 

refratária a tratamentos padrão e 

terapias de resgate ou possui 

doença grave e um alto risco de 

sangramento que precisa de cursos 

frequentes de terapias de resgate 

por meio de um esquema de acesso 

gerenciado do paciente  

Recomendar a incorporação 

do eltrombopague olamina 

para tratamento da PTI 

refratária mediante PCDT 

Evolucumabe 

Hiperlipidemia 

familiar 

homozigótica 

(HFHo) 

Recomendado em determinadas 

condições clínicas e bom base em 

esquema de acesso gerenciado do 

paciente 

Recomendar a não 

incorporação do 

evolocumabe para 

tratamento de HFHo  

Nintedanibe 
Fibrose pulmonar 

idiopática (FPI) 

Recomendado sob determinadas 

características clínicas e com base 

em no desconto fornecido pelo 

fabricante, esquema de acesso do 

paciente  

Não incorporar o 

nintedanibe para o 

tratamento FPI 

Nusineserna 
Atrofia muscular 

espinhal (AME) 5q 

Recomendado como uma opção de 

tratamento para AME 1,2,3 por 

meio de um acordo de 

compartilhamento de risco 

Incorporar o nusinersena 

para atrofia muscular 

espinhal (AME) 5q tipo I 

por meio de um acordo de 

compartilhamento de risco  

Pirfenidona 
Fibrose pulmonar 

idiopática (FPI) 

Recomendado sob determinadas 

características clínicas e com base 

em no desconto fornecido pelo 

fabricante, esquema de acesso do 

paciente 

Não incorporação da 

pirfenidona para o 

tratamento da FPI 

Romiplostin 

Púrpura 

trombocitopênica 

idiopática (PTI) 

crônica em adultos 

refratários e em alto 

risco de 

sangramento. 

Recomendado sob determinadas 

características clínicas e com base 

no desconto fornecido pelo 

fabricante, esquema de acesso do 

paciente  

Não incorporação do 

romiplostim para tratamento 

de PTI 

Legenda: PCDT = Protocolo Clínico e Diretrizes Terapêuticas. Nota: *Condicionantes: 1) coordenação do uso 

por meio de um centro especializado; 2) sistemas de monitoramento para registrar o número de pessoas com 

diagnóstico da doença e o número de indivíduos em uso do medicamento, a dose e a duração do tratamento; 3) 

protocolo nacional para iniciar e interromper por razões clínicas; 4) um programa de pesquisa com métodos 

robustos para avaliar (coletar dados) quando interromper o tratamento ou a necessidade de ajuste da dose. 

Fonte: elaborado pelos autores a partir dos dados da plataforma digital da Conitec e do NICE (2022). 
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Quadro 8 - Medicamentos avaliados para doenças raras apenas pela agência NICE de 2017 a 

2019 

Medicamento Indicação NICE 

Patisaran 

Amiloidose 

transtirretina 

hereditária em adultos 

com polineuropatia 

estágio 1 e 2 

Recomendado como uma opção para tratamento da 

polineuropatia em pessoas com amiloidose mediada por 

transtirretina hereditária. Recomenda-se apenas se a empresa 

fornecer patisiran por meio de acordo comercial 

Inotersen 

Amiloidose 

transtirretina 

hereditária em adultos 

com polineuropatia 

estágio 1 e 2 

Recomendado como uma opção para tratamento da 

polineuropatia em pessoas com amiloidose mediada por 

transtirretina hereditária. Recomenda-se apenas se a empresa 

fornecer patisiran por meio de acordo comercial 

Burosumabe 

Tratamento da 

hipofosfatemia ligada 

ao X (XLH) 

Recomendado para tratar Hipofosfatemia ligada ao X (XLH) 

com evidência radiográfica de doença óssea em crianças com 1 

ano de idade ou mais e em jovens com ossos em crescimento. 

Recomendado apenas se a empresa fornecer burosumabe com 

base em acordo comercial 

Migalaste Doença de Fabry 

Recomendado como uma opção para tratamento da doença de 

Fabry em pessoas com mais de 16 anos de idade com uma 

mutação com base no desconto acordado via esquema de acesso 

do paciente e somente se a terapia de reposição enzimática 

(ERT) ser oferecida. Com o desconto fornecido no sistema de 

acesso ao paciente, o migalastate tem um custo total mais baixo 

que o da ERT e, potencialmente, oferece maiores benefícios à 

saúde do que ERT 

Eliglustate 
Doença de Gaucher 

tipo 1 

Recomendado para o tratamento Doença de Gaucher do tipo 1, 

ou seja, para tratamento a longo prazo em adultos que são 

citocromo P4502D6 metabolizadores fracos, intermediários ou 

extensos. Eliglustat é apenas recomendado quando a empresa 

fornecer o desconto acordado no esquema de acesso do paciente 

Asfotase alfa 

Hipofosfatasia 

perinatal/infantil e 

juvenil 

Recomendado como uma opção para o tratamento de pediátrico 

apenas na hipofosfatasia: para pessoas que atendem aos critérios 

de tratamento dentro do acesso gerenciado e pelo período de 

duração deste acordo, bem como em conformidade com as 

outras condições especificadas, e quando a empresa fornece à 

asfotase alfa a termos comerciais confidenciais de acordo com o 

sistema de saúde 

Strimvelis 

Deficiência de 

adenosina desaminase 

- imunodeficiência 

combinada grave 

(ADA-SCID) 

Recomendado como uma opção de tratamento quando nenhum 

doador de células compatível com antígeno leucocitário humano 

está disponível 

Voretigene 

neparvovec 

Amaurose congênita 

de Leber 

Recomendado como uma opção para o tratamento de distrofias 

retinianas hereditárias mediadas por RPE65 em pessoas com 

perda de visão causada por distrofia retiniana herdada de 

confirmação bialélica, confirmada as mutações no RPE65 e que 

possuem células retinianas viáveis suficientes. É recomendado 

apenas se a empresa fornecer voretigene neparvovec de acordo 

com um acordo comercial 

Cerliponase alfa 

Ceróide neuronal 

lipofuscinose tipo 2 

(CLN2) ou doença de 

Batten 

Recomendado como uma opção para o tratamento de ceróide 

neuronal lipofuscinose tipo 2 (CLN2), também conhecida como 

deficiência de tripeptidil peptidase 1 (TPP1), somente se as 

condições do contrato de acesso gerenciado forem estabelecidas 

Fonte: elaborado pelos autores a partir dos dados da plataforma digital do NICE (2022). 
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Quadro 9 - Medicamentos avaliados para doenças raras apenas pela Conitec de 2017 a 2019 

Medicamento Indicação CONITEC 

Galsulfase 

Mucopolissacaridose tipo VI 

(síndrome de Maroteaux-

Lamy) 

Incorporar a galsulfase para a terapia 

de reposição enzimática de longo prazo 

em pacientes com diagnóstico 

confirmado de mucopolissacaridose 

tipo VI (deficiência de N-

acetilgalactosamina 4-sulfa), no âmbito 

do SUS, mediante condicionantes* 

Idursulfase Mucopolissacaridose tipo II 

Incorporar a idursulfase alfa como 

terapia de reposição enzimática na 

mucopolissacaridose tipo II no âmbito 

do SUS conforme PCDT 

Laronidase 
Reposição enzimática na 

mucopolissacaridose tipo I 

Recomendar a incorporação da 

laronidase para reposição enzimática 

em pacientes com mucopolissacaridose 

tipo I conforme PCDT 

Alfaeftrenonacogue – (Fator XI) 
Tratamento de pacientes com 

Hemofilia B 

Recomendar a não incorporação ao 

SUS do alfaeftrenonacogue (fator XI 

de coagulação recombinante Fc) para 

tratamento de pacientes com hemofilia 

B 

Alfaefmoroctocogue (Fator VIII) 

Indução de imunotolerância em 

pacientes com hemofilia A e 

inibidores 

Não incorporar o alfaefmoroctocogue 

(fator VIII de coagulação recombinante 

Fc) para indução de imunotolerância 

em pacientes com hemofilia A e 

inibidores, no âmbito do SUS 

Alfa, beta, agalsidase Doença de Fabry 

Não incorporar a alfa-agalsidase e 

beta-agalsidase como terapia de 

reposição enzimática na doença de 

Fabry, no âmbito do SUS 

Tafamidis meglumina 

Tratamento da amiloidose 

associada à transtirretina em 

pacientes adultos com 

polineuropatia sintomática em 

estágio inicial e não submetidos 

a transplante hepático 

Incorporar o tafamidis meglumina para 

pacientes adultos com polineuropatia 

sintomática em estágio inicial e não 

submetidos a transplante hepático, 

mediante negociação de preço e PCDT 

no do SUS 

Alfataliglicerase 
Tratamento da doença de 

Gaucher 

Recomendar a incorporação da 

alfataliglicerase para o uso pediátrico 

na Doença de Gaucher 

Allfa-alglicosidase Doença de Pompe 

Recomendar a incorporação no SUS da 

alfa-alglicosidase para o tratamento da 

forma precoce da doença de Pompe, 

conforme PCDT 

Eculizumabe 
Hemoglobinúria Paroxistica 

Noturna 

Incorporar o eculizumabe para 

tratamento de pacientes com 

hemoglobinúria paroxística noturna 

(HPN), no âmbito do SUS, mediante 

condicionantes* 

Legenda: PCDT = Protocolo Clínico de Diretrizes Terapêuticas; e SUS = Sistema Único de Saúde.  

Nota: *Condicionantes: 1) coordenação do uso por meio de um centro especializado; 2) sistemas de 

monitoramento para registrar o número de pessoas com diagnóstico da doença e o número de indivíduos em uso 

do medicamento, a dose e a duração do tratamento; 3) protocolo nacional para iniciar e interromper o tratamento 

por razões clínicas; e 4) um programa de pesquisa com métodos robustos para avaliar (coletar dados) quando 

interromper o tratamento ou quando houver a necessidade de ajuste da dose. 

Fonte: elaborado pelos autores a partir dos dados da plataforma digital da Conitec (2022).
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Quadro 10 - Matriz de análise comparativa dos componentes-chave do processo de avaliação dos medicamentos para doenças raras do NICE e 

Conitec (continua) 

Domínios Componentes 

Eculizumabe (SHUA) 

Eculizumabe (HPN) 
Nusinersena Alfaelosulfase Galsulfase 

        

Problema de 

saúde e atual 

uso da 

tecnologia 

Problema de saúde e população alvo ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ 

Epidemiologia  ✔ ✔ * * ✔ * * * 

Status regulatório ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ 

Alternativa a tecnologia ✔ ✔ X ✔ ✔ ✔ X X 

Descrição e 

características 

técnicas da 

tecnologia 

Revisão da tecnologia  ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ 

Quando foi desenvolvida e indicação proposta ✔ ✔ ✔ * * ✔ * * 

Quem irá utilizar a tecnologia, como e a que nível do sistema 

de saúde 
✔ ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ * * 

Materiais, instalações, pessoal habilitado, equipamentos X * * * * X * * 

Treinamento e informações necessárias X * X X X X X X 

Segurança 

Danos diretos e indiretos para pacientes  ✔ * ✔ X * ✔ * * 

Redução do risco de danos ✔ X X * * X X X 

Efetividade 

Clínica 

Benefício em saúde e qualidade de vida (QUALY) ✔ * * X * ✔ * ✔ 

Efetividade e segurança * ✔ ✔ * * ✔ * * 
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Quadro 10 - Matriz de análise comparativa dos componentes-chave do processo de avaliação dos medicamentos para doenças raras do NICE e 

Conitec (conclusão) 

Domínios Componentes 

Eculizumabe (SHUA) 

Eculizumabe (HPN) 
Nusinersena Alfaelosulfase Galsulfase 

        

Custo e avaliação 

econômica 

Identificação e medida de preço, valor e comparação de custo e 

desfechos da tecnologia com base no julgamento de preço 

baseado em valor e definição de prioridade entre diferentes 

tecnologias de saúde 

* * * * * * * * 

Utilização dos recursos, preço em unidade, custo indireto, 

desfechos e consequências e efetividade custo-incremental  
✔ ✔ ✔ * ✔ ✔ ✔ ✔ 

Análise ética 

Prevalência social e moral, normas e valor relevante da 

tecnologia 
✔ ✔ * * * * * ✔ 

Questão ética da tecnologia e consequência da implementação 

e não implementação 
✔ * X * * X * X 

Identificação de problemas éticos e morais inerentes à 

avaliação da tecnologia  
✔ * X * ✔ * ✔ X 

Aspectos 

organizacionais 

Modelo de dispensação da tecnologia * * * * * * * * 

Análise do processo, recurso e manejo  ✔ X X ✔ X X X X 

Aspectos sociais 

Considerações, experiências prévias e após a implementação  ✔ ✔ ✔ X ✔ ✔ ✔ ✔ 

Onde os pacientes utilizarão a tecnologia (hospitais, sistema 

primário, clínicas etc.) 
* ✔ ✔ * ✔ ✔ ✔ ✔ 

Quais os principais objetivos que as pessoas almejam com a 

tecnologia 
✔ * * ✔ * * * * 

Aspectos legais 

Direitos básicos dos pacientes, como autonomia, 

consentimento informado, privacidade e confidencialidade 
✔ ✔ ✔ ✔ ✔ ✔ * ✔ 

Requerimentos legais, autorização, garantia e regulação de 

mercado 
✔ X X X X ✔ X X 

Legenda: * = descrito parcialmente no relatório; X = não descrito no relatório;   = descrito no relatório. 

Fonte: elaborado pelos autores a partir de HTA Core Model Version 3.0 e Kristensen et al. (2017). 
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Tabela 1 - Porcentagem dos domínios categorizados com base nos relatórios da Conitec e 

NICE 

Domínios Elementos (n) 

Descrito (%) Não descrito (%) Parcialmente descrito (%) 

      

I 18 83,3% 83,3% 0,0% 8,3% 16,7% 8,3% 

II 15 53,3% 40,0% 33,3% 13,3% 13,3% 46,7% 

III 11 50,0% 0,0% 33,3% 33,3% 16,7% 66,7% 

IV 12 50,0% 16,7% 0,0% 0,0% 50,0% 83,3% 

V 11 33,3% 50,0% 0,0% 0,0% 66,7% 50,0% 

VI 20 33,3% 33,3% 11,1% 0,0% 55,6% 66,7% 

VII 15 33,3% 0,0% 16,7% 50,0% 50,0% 50,0% 

VIII 7 50,0% 50,0% 0,0% 0,0% 50,0% 50,0% 

IX 17 83,3% 33,3% 16,7% 50,0% 0,0% 16,7% 

Total 126 
67/126 

(53,2%) 

44/126 

(35,0%) 

18/126 

(14,3%) 

23/126 

(18,0%) 

41/126 

(32,5%) 

59/126 

(47,0%) 

Fonte: elaborado pelos autores (2022). 

 

7.4 DISCUSSÃO 

 

A análise comparativa conduzida neste estudo permitiu identificar que distintos 

medicamentos estão sendo avaliados pelas duas agências de ATS. Como constatado na análise 

dos Quadros 8 e 9, o total de 24 medicamentos distintos foram demandados no período estudado 

nas agências. Esse fato pode ser dependente dos aspectos regulatórios de autorização de entrada 

no mercado desses medicamentos em cada país. O Regulamento n. 141/2000, do Conselho do 

Parlamento Europeu, instaurou, nos países da União Europeia, incentivos que auxiliaram na 

aprovação no mercado de novas terapias para doenças raras (EUROPEAN PARLIAMENT, 

1999). O fato também ocorreu no Brasil, porém, em 2017, por meio da Resolução da Diretoria 

Colegiada n. 204 e n. 205, que propiciou celeridade ao processo de autorização desses 

medicamentos (204/205).  

No entanto, a autorização de entrada no mercado pode não refletir em um maior acesso 

a esses medicamentos nos sistemas de saúde. O fato ocorre devido à dificuldade em definir os 

atributos e componentes de valor a esses medicamentos por meio de uma avaliação tecnológica 

clássica ou padrão (ISKROV; MITEVA-KATRANDZHIEVA; STEFANOV, 2017). Nesse 

sentido, considerando que a maioria desses medicamentos não são comprovadamente custo-
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efetivos, as agências de ATS Europeias iniciaram o compartilhamento de informações em rede 

e a criação de novos programas nos países, visando fornecer uma padronização para a variada 

extensão e escopo de elementos que podem ser considerados em uma ATS para doenças raras 

(NICOD et al., 2019). 

Conforme evidenciado por meio da análise dos relatórios dos medicamentos 

eculizumabe, nusinersena e alfaelosulfase, avaliados com base na matriz da rede da União 

Europeia, os componentes descritos pelo NICE em sua totalidade configuraram a metade 

(53,2%) dos elementos preconizados pelo modelo da rede. Já pela agência brasileira, 35% dos 

elementos foram totalmente considerados. Consoante com os resultados, Kõrge et al.(2017), a 

exemplo de caso, encontraram uma concordância de 50% entre o modelo da União Europeia 

(Core Model® 2.4) e os relatórios produzidos pelo Conselho de Genética do governo de 

Luxemburgo. Tais resultados demonstraram maior semelhança com as avaliações do NICE e 

maior discrepância com a agência Conitec. Nesse sentido, é possível refletir acerca da 

importância do compartilhamento de informações e padronizações em um modelo estruturado 

em rede. Entre as principais vantagens de usar um modelo está a possibilidade de colaboração 

de agências menores e menos experientes com outras agências mais experientes sobre as 

consequências de curto e longo prazo da aplicação de uma tecnologia de saúde específica, e o 

escopo de evidências utilizada para as tomadas de decisão final. 

Um estudo investigando os elementos mais frequentemente utilizados e emitidos em 

uma avaliação de ATS, por distintas agências da Europa e das Américas, identificou os 

domínios de efetividade, custo-efetividade, segurança e qualidade de vida, como os principais 

domínios considerados pelos representantes das agências nos respectivos países (STEPHENS; 

HANKE; DOSHI, 2012). Os aspectos melhor descritos e considerados na avaliação dos 

medicamentos para doenças raras encontrados nos relatórios do NICE corroboram com a 

utilização em todas as recomendações de acordos de compartilhamento de risco ou esquemas 

de acesso ao paciente (descontos sigilosos de preço com a indústria farmacêutica), bem como 

com a criação de um programa de avaliação de tecnologias altamente especializadas no NICE 

(FERRARIO; KANAVOS, 2015; HANN et al., 2017; NICE, 2013). A esse distinto cenário, 

seletos medicamentos são indicados pelo governo (até três ao ano), que podem ter uma gama 

de elementos e critérios formais considerados como prioritários na tomada de decisão da 

agência, refletindo na disponibilidade de tratamentos alternativos a esse grupo populacional. 

No entanto, a decisão ainda depende do julgamento do Comitê e do quanto de carga de 

evidência incerta o sistema de saúde está disposto a pagar (GUTIERREZ et al., 2015). 
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Vários elementos não foram descritos nos relatórios de ambas as agências, ou apenas 

parcialmente descritos, em maior porcentagem e prevalência pela agência brasileira (Tabelas 1 

e 2). É importante destacar que muitos desses elementos são relativos a evidências de segurança 

e efetividade, bem como a aspectos organizacionais, o que indica maior nível de incertezas para 

a tomada de decisão – que se pretende ser baseada em evidências. Muitas vezes, para lidar com 

domínios de incertezas, os tomadores de decisão se utilizam de fenômenos de intuições ou 

heurísticas, os quais têm sido reportados na literatura como uma importante ferramenta nas 

tomadas de decisões. Um exemplo disso é a “heurística de afeto”, que pode melhorar a 

eficiência do julgamento derivando avaliações de risco e benefício, quando se consideram 

percepções e, consequentemente, considerando apenas parte dos atributos e não da sua 

totalidade (FINUCANE et al., 2000).  

Os mecanismos de compartilhamento de risco ou entrada gerenciada desses 

medicamentos nos sistemas de saúde (alguns envolvendo descontos sigilosos) podem ser 

consideradas a expressão do nível de incertezas descrito nos seus relatórios. Até outubro de 

2018, o NICE tinha 184 acordos ativos com várias empresas e, ao todo, 133 (72%) dessas 

negociações são simples descontos (GRUBERT et al., 2018). O nusinersena foi o primeiro 

medicamento recomendado por meio de um acordo de compartilhamento de risco no Brasil 

(CAETANO; HAUEGEN; OSORIO-DE-CASTRO, 2019). Outras tentativas e recomendações 

de forma similar foram praticadas previamente com os medicamentos avaliados neste estudo 

(eculizumabe, galsulfase e alfaelosulfase), sendo que nesses casos as Portarias de incorporação 

descrevem a condição de que dados do uso em três anos sejam avaliados para reconsideração 

da incorporação (entrada gerenciada). No entanto, conforme os resultados obtidos da matriz 

aqui aplicada, os elementos relativos à organização de serviços e de profissionais para aplicação 

dos novos tratamentos são pouco ou nada descritos nos relatórios da agência.  

No caso brasileiro, esse resultado é especialmente preocupante, pois deficiências 

reconhecidas nos serviços de saúde especializados, de média e alta complexidade, indicam falta 

de condições essenciais para o acompanhamento efetivo destes tratamentos e a para a geração 

de informações de vida real confiáveis e isentas, capazes de subsidiar a avaliação dos resultados 

dos possíveis benefícios dos tratamentos. Nesse contexto, é fundamental que os relatórios de 

recomendação de incorporação tragam destaque para esses elementos e induzam ao necessário 

investimento nos serviços de saúde correspondentes ao alto investimento em medicamentos que 

está sendo aprovado. 
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Garrison et al. (2020) destacaram que existem decisões sobre medicamentos que 

demonstraram inúmeras incertezas atribuídas ao julgamento dos critérios utilizados, que vão 

além do quesito de custo-efetividade como único componente de análise. Essa medida não pode 

ser considerada como único elemento na tomada de decisão, e de fato os resultados aqui 

apresentados indicam que as decisões não são baseadas totalmente na demonstração do seu 

critério de custo-efetividade. A análise pode ser aumentada considerando uma série de 

elementos potenciais de valor, como o valor da severidade da doença, o seguro de proteção 

contra riscos financeiros, o valor de esperança e o valor de conhecimento (GARRISON et al., 

2020). Atualmente, determinadas agências incorporaram alguns critérios e os utilizam de modo 

formal, como no NICE, o qual busca capturar na avaliação desses medicamentos: a necessidade 

clínica não atendida, o nível de inovação, a qualidade de vida (baseada em relatos) e o preço 

baseado em valor, visando uma tomada de decisão ampliada para esses medicamentos (NICE, 

2013; NICOD et al., 2019).  

Uma nova ferramenta está sendo proposta internacionalmente como forma de 

integração de fatores relevantes para os processos de ATS em todo o mundo. A Análise De 

Decisão Multicritérios (ADMC) considera, além dos conceitos clássicos empregados em ATS 

(por exemplo, os propostos pelo modelo da União Europeia), diferentes valores e critérios 

(atributos) que possam ser utilizados na prática de forma padronizada. Tal mecanismo, ao 

mesmo tempo em que aborda o impacto da raridade em todas as considerações, leva a um 

equilíbrio entre as diferentes partes interessadas quando existem informações conflitantes, 

vagas ou mesmo incompletas durante o processo de decisão. O seu emprego, segundo 

Campolina et al. (2017), permite considerar, de modo explícito, os critérios que influenciam a 

decisão; facilitam o acompanhamento e visualização das etapas do processo; permitem avaliar 

a contribuição de cada critério de modo isolado e agregado para o resultado da decisão; e 

facilitam a discussão de perspectivas divergentes dos grupos de interesse ao mesmo tempo em 

que aumentam a compreensão das recomendações elaboradas. 

A transparência do processo de avaliação, a clareza dos critérios e parâmetros adotados 

– incluindo os critérios qualitativos e o gerenciamento explícito das incertezas – são condições 

fundamentais para que as agências e as instituições de saúde tenham a confiança e legitimidade 

na sociedade (LEITE; CALNAN, 2019). O desenvolvimento e a aplicação de mecanismos que 

possam minimizar o impacto das incertezas e dos conflitos de interesses no processo de 

avaliação de tecnologias devem estar na agenda de prioridades das agências reguladoras. 
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Por fim, considera-se ressaltar algumas limitações relacionadas a este estudo. Uma 

delas é o fato de que todas as análises foram realizadas com base em fontes secundárias 

disponíveis publicamente no website das agências, não contemplando o acesso aos documentos 

originais. A segunda limitação ocorre devido à ausência de participação nas reuniões públicas 

da Conitec ou do NICE durante a avaliação dos respectivos medicamentos, o que poderia 

melhorar a compreensão sobre o fenômeno e a posição das diferentes partes interessadas no 

tema. Outra limitação a ser considerada se refere à amostra aqui analisada. Por serem ainda 

recentes, os acordos de compartilhamento de risco, incorporação condicionada ou entrada 

gerenciada foram aplicados a um pequeno número de tecnologias no Brasil, e novas análises 

devem ser realizadas para acompanhar o impacto desses mecanismos sobre os processos de 

incorporação. 

 

7.5 CONSIDERAÇÕES FINAIS 

 

Os resultados sugerem que as agências de ATS (Conitec e NICE) operam em um 

contexto de incerteza na avaliação de medicamentos para doenças raras, o que fica expresso na 

ausência de elementos importantes dos relatórios de avaliação dos medicamentos e por meio 

dos acordos de compartilhamento de risco ou de incorporação condicionada firmados. Isso 

acontece devido aos desafios clínicos, regulatórios, econômicos e sociais da avaliação desses 

medicamentos em diferentes pontos do seu ciclo de vida. No caso do NICE, a agência 

demonstrou maior concordância com o modelo proposto. Possivelmente, o fato pode estar 

relacionado ao compartilhamento de informações em rede e à criação de um programa 

específico que considera valores mais amplos na avaliação de medicamentos para doenças 

raras. A Conitec demonstrou maior número de elementos de domínios classificados em 

parcialmente descritos e não descritos, especialmente em relação a elementos dos aspectos 

organizacionais e de manejo dos medicamentos dentro do sistema de saúde.  

Para a geração de dados de vida real confiáveis e isentos capazes de subsidiar a 

avaliação dos resultados dos possíveis benefícios dos tratamentos, é fundamental que os 

relatórios de recomendação de incorporação tragam destaque para esses elementos e indiquem 

os investimentos necessários também nos serviços, e não apenas em medicamentos. Da mesma 

forma, atualmente no Brasil não há nenhuma tramitação definida para criação de novos 

programas integrados à ATS para a avaliação de medicamentos emergentes para doenças raras. 

Novos programas de ATS poderiam melhorar o processo de tomada de decisão a respeito desses 
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medicamentos, assegurando o potencial de incertezas simétrico, garantindo uma abordagem 

mais ampla, em contraponto à exclusiva adoção de custo-efetividade, que não consegue garantir 

a simetria em todas as avaliações. No entanto, a questão que ainda surge nesse cenário é se 

esses novos programas e estruturas de tomada de decisão serão bem-sucedidos na prática e qual 

o limite de incerteza aceito para configurar um acordo com a indústria farmacêutica em um 

cenário de preços cada vez mais altos de terapias recém-lançadas. É importante questionar se 

as incorporações baseadas em acordos comerciais ou condicionais podem, por fim, legitimar e 

normatizar as incertezas e a falta de evidências científicas nesse processo. 

 Um novo cenário para atendimento integral a esses pacientes é necessário, que permita 

uma tomada de decisão defensável, ao mesmo tempo que possibilite preservar a legitimidade 

da avaliação dos medicamentos para doenças raras e o acesso equitativo a medicamentos 

inovadores. 
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8 CAPÍTULO III - APROPRIADO E JUSTO? ANÁLISE DAS PRINCIPAIS 

INFLUÊNCIAS QUE MOLDAM AS TOMADAS DE DECISÕES DA CONITEC: 

REVISÃO A PARTIR DA LITERATURA 

 

Resumo: A Conitec é o órgão responsável na priorização de tecnologias para utilização no 

sistema de saúde brasileiro. Nos últimos anos, a atuação da Conitec tem sido objeto de interesse 

público e acadêmico. No entanto, a pouca literatura existente incluiu fatores que moldaram 

substancialmente as recomendações da Comissão. A revisão atual aborda essa lacuna, 

identificando os fatores que podem ser identificados nos estudos publicados sobre as decisões 

da Conitec. Na abordagem metodológica, foi realizada uma busca em bases de dados 

MEDLINE (PubMed), LILACS (BVS), ScienceDirect e Google Scholar acerca das 

recomendações relativas à incorporação de medicamentos de 2012 a 2022 pela Conitec. Para 

construção do modelo conceitual foram utilizadas diferentes perspectivas disciplinares da ATS, 

como a econômica, a da bioética, das políticas de saúde e a sociológica, visando explicar os 

resultados encontrados nas decisões da Comissão. Um total de 26 artigos foram reunidos, que 

exploraram as recomendações da Conitec em três domínios influentes da tomada de decisão: 1) 

os fatores normativos, ou seja, a relação custo-benefício - com a utilização de moderada a 

elevada evidência clínica associado ao baixo impacto econômico do medicamento na 

incorporação; 2) os fatores empíricos, como as necessidades clínicas não atendidas, a raridade 

da doença, a judicialização da tecnologia e as incertezas relacionadas a avaliação; e 3) as 

racionalidades das partes interessadas, tais como do plenário, dos pacientes, dos profissionais, 

da indústria farmacêutica e do Ministério da Saúde. Todos esses elementos interagem de forma 

complexa e não homogênea nas tomadas de decisões da comissão. Especialmente, as evidências 

empíricas e as racionalidades são inerentes no estabelecimento de prioridades e alocação de 

recursos para incorporação de uma tecnologia no SUS. Assim, o modelo investigou os 

resultados das recomendações realizadas pela Conitec, visando melhorar a transparência dessas 

recomendações que podem ser entendidas como um conjunto de pressupostos teórico-

normativos em detrimento a regras institucionais fixadas.  

 

Palavras-chave: Avaliação de Tecnologias em Saúde. Regulamentação governamental. 

Incerteza. Valores. 
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8.1 INTRODUÇÃO 

 

A disponibilidade de medicamentos hoje ultrapassa os recursos de que os sistemas de 

saúde dispõem para o financiamento, necessitando serem tomadas decisões sobre quais 

intervenções adotar e quais rejeitar (SCHEUNEMANN; WHITE, 2011). Com isso, algumas 

necessidades são priorizadas, enquanto outras são restringidas. A definição de prioridades de 

saúde é, portanto, uma atividade essencial, mas muitas vezes controversa, que deve estar sujeita 

a uma justificativa robusta para que seus resultados sejam considerados éticos, sociais e 

politicamente aceitáveis (CHARLTON, 2020).  

O debate sobre o processo de ATS como política de Estado e o uso de evidências 

científicas para subsidiar a definição de prioridades no campo da saúde, em meio a ofertas do 

mercado, vem se intensificando em diversos países (CHARLTON et al., 2017). Há muitas 

propostas sendo discutidas que enfatizam a ATS como uma ferramenta de suporte com métodos 

explícitos para determinar o valor de uma tecnologia da saúde em diferentes pontos de seu ciclo 

de vida (O’ROURKE; OORTWIJN; SCHULLER, 2022). No entanto, devido à complexidade 

desses fenômeno, há algumas lacunas que ainda estão para serem superadas na ATS, 

destacando-se o desenvolvimento da força de trabalho de profissionais qualificados em cada 

país, a avaliação organizacional na gestão das tecnologias no sistema, o uso de dados locais e 

de mundo real na incorporação de medicamentos, a geração de programas de reavaliação das 

tecnologias incorporadas nos sistemas de saúde e a inclusão de áreas das ciências humanas e 

sociais na ATS, entre outras questões (HOGERVORST et al., 2020; NOVAES; DE SOÁREZ, 

2020). Esses desafios e lacunas enfrentados levam, muitas vezes, as agências de ATS em 

distintos países a prover respostas incompletas aos gestores, considerando apenas evidências 

clínicas e econômicas isoladas sobre as prováveis consequências na incorporação da adoção de 

uma tecnologia em saúde (CHARLTON; WEALE, 2021). Essa pode ser uma imagem 

incompleta do uso da tecnologia, considerando que tais evidências podem não ser suficientes 

para promover um sistema de saúde equitativo e justo (O’ROURKE; OORTWIJN; 

SCHULLER, 2020, 2022).  

A Conitec, instituída por meio da Lei n. 12.401, de 2011, já tem mais de 10 anos de 

funcionamento (BRASIL, 2011a, 2011b) no Brasil e, desde sua criação, diversos trabalhos 

envolvendo as atividades dessa Comissão têm sido publicados pela comunidade científica, 

sendo a maioria deles centrada no processo (CAETANO et al., 2017a; CAPUCHO, 2012; 
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CAPUCHO et al., 2022; LIMA; BRITO; ANDRADE, 2019; NOVAES; ELIAS, 2013; 

SIMABUKU et al., 2015; SOUZA; SOUZA; LISBOA, 2018).  

Internacionalmente, um corpo crescente de literatura tem estudado a influência de 

diversos fatores deliberativos na ATS, encontrando inconsistências crescentes na utilização de 

evidências científicas e elementos informais ou “contextuais” em certas decisões de saúde 

(CALNAN, 2021; GARRISON et al., 2020). Esses elementos, frequentemente encontrados em 

recomendações das agências, requerem melhor reconhecimento como forma de contribuição 

oportuna no momento da revisão e validação de instrumentos e normas de trabalho. Assim, o 

presente trabalho, de cunho expositivo, baseia-se na premissa de que para entender 

completamente o processo de tomada de decisão, torna-se relevante entender os diversos fatores 

que têm influenciado as recomendações da Conitec ao longo dos anos.  

Nesse sentido, o objetivo foi realizar uma revisão da literatura, formulando um modelo 

conceitual sobre os fatores característicos que moldaram substancialmente as tomadas de 

decisão da Conitec de 2012 a 2022 (10 anos).  

 

8.2 MÉTODOS 

 

Trata-se de uma revisão semiestruturada da literatura (WHITTEMORE; KNAFL, 

2005), em que se optou pela investigação indutiva, o que implica trabalhar a partir de dados 

procurando padrões para gerar uma compreensão do fenômeno estudado (SOUZA FILHO; 

STRUCHINER, 2021). Ao final, as categorias de resultados foram incorporadas em 

representações visuais de fatores, o que culminou na estruturação e construção de um modelo 

conceitual (VARPIO et al., 2020). 

 

8.2.1 Fonte de dados 

 

Foi realizada uma pesquisa em plataformas de dados incluindo MEDLINE (PubMed), 

LILACS (BVS), ScienceDirect e Google Scholar utilizando os descritores (Quadro 11) via 

Descritores em Ciências da Saúde e seus respectivos correspondentes do Medical Subject 

Headings, utilizando os operadores booleanos “OR” e “AND”. Os estudos foram selecionados 

quando atendessem aos seguintes critérios de elegibilidade: (i) análises quantitativas de 

recomendações positivas ou negativas realizadas pela Conitec; (ii) análises qualitativas da 

Conitec e suas recomendações e (iii) estudos de caso das recomendações da Conitec. Os 
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critérios de exclusão dos artigos foram: análises relacionadas a protocolos clínicos e diretrizes 

terapêuticas e de dispositivos médicos, relatos de casos, opiniões, revisões, dados de mundo 

real e avaliações econômicas, bem como resumos de congressos.  

Após a seleção dos estudos, os textos completos dos artigos incluídos foram relidos e os 

dados-chave extraídos, registrando-se: informações bibliográficas básicas como autor, ano e 

título, objetivo, intervalo de datas do estudo e métodos de estudo. Os estudos foram lidos na 

íntegra e tabelados com intuito de concatenar e correlacionar os resultados sistematicamente.  

 

Quadro 11 - Fontes documentais utilizadas para a análise 

Descritores Idiomas/Período Bases 

“Conitec” 

“Decision making” 

“Health policies” 

“Health technology assessment” 

“Medicines” 

“Health” 

“Decision factor” 

“Política de saúde” 

“Decisão” 

Português, inglês ou espanhol 

 

Anos: 2012 a 2022 

MEDLINE (PubMed),  

LILACS (BVS),  

ScienceDirect e  

Google Scholar 

Fonte: elaborado pelos autores (2022). 

 

8.2.2 Análise de dados 

 

A análise de texto foi utilizada para identificar um conjunto hierárquico de fatores de 

decisão considerados nas avaliações. O processo de análise dos resultados foi apoiado por 

teorias de quatro perspectivas (MARTINUS et al., 2022) que serviram como lentes analíticas 

para entender os resultados: (i) a econômica: que busca desenvolver modelos de tomada de 

decisão baseado em economicidade de recursos (HARRISON, 1993); (ii) a da bioética, que 

busca desenvolver princípios e procedimentos normativos que permitam o uso justo e equitativo 

dos recursos (DRUMMOND et al., 2019); (iii) a de políticas de saúde, que enfoca questões de 

legitimidade e implementação de decisões para garantir a alocação racional de recursos 

(WHYTE et al., 2016); e (iv) a sociológica, que analisa as ambiguidades da distribuição, 

conflitos e negociações (CALNAN; HASHEM; BROWN, 2017).  

  



99 

 

Para explicar o novo conhecimento optou-se pela forma textual narrativa definido por 

Paré et al. (2015). Ao sinterizar o modelo, optou-se pela criação de encontrar relações entre as 

teorias abordadas pelos autores e os dados científicos observados da Conitec (SOUZA FILHO; 

STRUCHINER, 2021).  

 

8.3 RESULTADOS 

 

A busca identificou 581 artigos, com 26 estudos elegíveis, apresentados no Quadro 12. 

Os estudos foram publicados entre 2015 até 2022, abrangendo avaliações de recomendações da 

Conitec entre 2012 a 2020. Em todos esses estudos, fatores distintos foram encontrados e os 

resultados foram discutidos e concatenados a partir de seções que resumem as evidências 

relacionadas a esses fatores de influência sobre a tomada de decisão no Brasil. 
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Quadro 12 - Estudos incluídos na revisão narrativa (continua) 

Primeiro autor Ano Título Objetivo Fator 

Elias 2014 

Como a avaliação econômica da saúde contribui 

para a tomada de decisões nos cuidados de saúde 

pública: o caso do Brasil 

O objetivo foi analisar os aspectos de utilização de análises 

econômicas e o desenvolvimento político nesse âmbito no País. 
Fatores normativos 

Gomes 2015 

A saúde como objeto de consumo: uma análise 

sobre as demandas e consultas públicas de 

incorporação de medicamentos no SUS. 

O objetivo geral do estudo foi identificar os principais segmentos 

sociais que participam do processo de incorporação de 

medicamentos no SUS e refletir sobre as possíveis influências 

desses segmentos no processo de incorporação de novas 

tecnologias em saúde. 

Influência dos 

stakeholders 

 

Simabuku 2015 

Comissão nacional de incorporação de 

tecnologias no SUS e a judicialização do acesso à 

saúde 

O estudo descreveu a experiência da Conitec na comunicação 

com os operadores do Direito, em especial com o Ministério 

Público Federal, com a Advocacia-Geral da União e com o Poder 

Judiciário. 

Judicialização 

Caetano 2017 

Incorporação de novos medicamentos pela 

Comissão Nacional de Incorporação de 

Tecnologias do SUS, 2012 a junho de 2016 

O estudo investigou o processo de recomendação pela Conitec e o 

perfil das demandas e incorporações de medicamentos, de 

janeiro/2012 a junho/2016. 

Necessidade clínica 

não atendida e 

fatores normativos 

Nunes 2017 
Avaliação das demandas de inclusão, exclusão e 

alteração de tecnologias na Conitec 

O estudo analisou as decisões da Conitec desde sua criação até 

julho de 2015. As variáveis analisadas foram: tipo de tecnologia, 

razão de submissão, tipo de tecnologia, indicação, requerente e 

status da decisão da Conitec. 

Influência dos 

stakeholders 

 

Souza 2018 

Incorporação de tecnologias no Sistema Único de 

Saúde: as racionalidades do processo de decisão 

da Comissão Nacional 

de Incorporação de Tecnologias no Sistema Único 

de Saúde 

O estudo analisou o processo de decisão da Conitec relativo à 

elaboração das recomendações para incorporação ou não de 

medicamentos ao SUS, no período de 2010 a 2015, buscando 

identificar os tipos de racionalidade presentes ou predominantes. 

Influência dos 

stakeholders 

 

Souza 2018 
Ações judiciais e incorporação de 

medicamentos ao SUS: a atuação da Conitec 

O artigo teve como objetivo analisar a influência das ações 

judiciais sobre a recomendação de incorporação de medicamentos 

biológicos ao SUS pela Conitec 

Judicialização 

Pedro 2018 

Incorporação de medicamentos sem registro 

sanitário no SUS: um estudo das recomendações 

da Comissão Nacional de Incorporação de 

Tecnologias no período 2012–2016 

O trabalho objetivou estudar as recomendações de incorporação 

de medicamentos sem registro sanitário ativo no País pela 

Conitec, realizadas no período de janeiro de 2012 a junho de 

2016, e suas compras pelos órgãos federais nacionais, antes e 

depois das recomendações. 

Fatores normativos 
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Souza 2018 

Incorporação de tecnologias no Sistema Único de 

Saúde: as racionalidades do processo de decisão 

da Comissão Nacional 

de Incorporação de Tecnologias no Sistema Único 

de Saúde 

O estudo analisou o processo de decisão da Conitec relativo à 

elaboração das recomendações para incorporação ou não de 

medicamentos ao SUS, no período de 2010 a 2015, buscando 

identificar os tipos de racionalidade presentes ou predominantes. 

Influência dos 

stakeholders 

 

Yuba 2019 

Desafios aos processos de tomada de decisão na 

agência nacional ATS no Brasil: procedimentos 

operacionais, uso de evidências e recomendações 

O objetivo do estudo foi analisar o tipo de informação científica 

utilizada para o cumprimento dos procedimentos operacionais nos 

relatórios de recomendação da Conitec. 

Fatores normativos 

Pereira 2019 
Avaliação das tecnologias da saúde no sistema de 

saúde pública brasileiro: Análise da situação atual 

O estudo objetivou caracterizar o processo de avaliação da 

Conitec, centrando-se nas dimensões da análise, nos critérios e 

nos fatores de decisão mais relevantes para o plenário. 

Fatores normativos 

Silva 2019 

Participação social no processo de incorporação 

de tecnologias em saúde no Sistema Único de 

Saúde 

O estudo descreveu o atual processo de participação social na 

incorporação de tecnologias em saúde no Brasil, no contexto do 

Sistema Único de Saúde (SUS). 

Influência dos 

stakeholders 

 

Ribeiro 2020 

Avaliação crítica de estudos de custo-efetividade 

de medicamentos oncológicos recomendados para 

incorporação pelo Conitec no Brasil 

Realizar uma análise descritiva e avaliar a qualidade 

metodológica das análises de custo-efetividade dos medicamentos 

recomendados para incorporação pela Conitec para o tratamento 

de câncer. 

Fatores normativos 

Caetano 2020 
O caso do eculizumabe: judicialização e compras 

pelo Ministério da Saúde 

O estudo examinou as aquisições de eculizumabe, um anticorpo 

monoclonal de alto custo utilizado no tratamento de doenças 

raras, pelos órgãos federais brasileiros, em termos das 

quantidades compradas, gastos e preços. 

Judicialização da 

saúde 

Wang 2020 

Avaliação das tecnologias da saúde e deferência 

judicial às decisões de estabelecimento de 

prioridades nos cuidados de saúde: Análise quase-

experimental de litígios em matéria de direito à 

saúde no Brasil 

Objetivou verificar se o sistema de ATS do Brasil conseguiu 

incentivar a deferência judicial ao analisar uma amostra aleatória 

estratificada de 13.263 decisões judiciais identificando se a 

existência de um relatório da Conitec resultou em menos ordens 

judiciais para conferir tratamento de ações individuais. 

Judicialização 

Biglia 2021 

Incorporações de medicamentos para doenças 

raras no Brasil: é possível acesso integral a estes 

pacientes? 

Descrever o perfil de solicitações de incorporação 

de medicamentos para doenças raras (DR) 

enviadas à Conitec e suas recomendações, comparando critérios 

usados para incorporação com outras agências de avaliações de 

tecnologias em saúde (ATS) no mundo. 

Raridade 

Vicente 2021 

Transformando incertezas em regulamentação 

legitimadora? As decisões das agências NICE e 

Conitec para doenças raras 

O estudo objetivou explorar e comparar os resultados dos 

processos de ATS que resultaram na decisão de incorporação por 

compartilhamento de risco ou de entrada gerenciada de 

medicamentos pelas agências NICE e Conitec, identificando em 

que medida estas consideraram os critérios técnicos 

Fatores normativos 

e incertezas 
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consensualizados internacionalmente no processo de avaliação de 

medicamentos para doenças raras. 

Rodrigues Filho 2021 

O perfil das tecnologias em saúde incorporadas 

no SUS de 2012 a 2019: quem são os principais 

demandantes? 

O artigo objetivou descrever o perfil das tecnologias incorporadas 

no SUS de 1 de janeiro de 2012 a 30 de setembro de 2019. 

Influência dos 

stakeholders 

 

Soares 2021 
Avaliação de Tecnologias em Saúde: informada 

pela ciência ou a serviço da política? 

Buscou analisar se a ATS se traduziu em uma política de saúde 

(policy) informada pela ciência ou sua fundamentação científica 

foi usada a serviço da política (politics). 

Influência dos 

stakeholders 

 

Capucho 2022 

Incorporação de medicamentos no SUS: 

comparação entre oncologia e componente 

especializado da assistência farmacêutica 

Objetivou-se analisar o cumprimento dos prazos legais para 

incorporação e disponibilização de tecnologias 

no Sistema Único de Saúde (SUS) na Oncologia e no 

Componente Especializado de Assistência 

Farmacêutica (CEAF). 

Gestão e impactos 

sociais 

Aguiar 2022 

Indústria farmacêutica interfere na 

sustentabilidade do sistema de saúde pública no 

Brasil? Uma reflexão sobre a pressão por 

incorporação de medicamentos 

O objetivo foi analisar a contribuição da indústria farmacêutica na 

sustentabilidade do Sistema Único de Saúde (SUS), a partir da 

pressão pela incorporação de medicamentos. 

Influência dos 

stakeholders 

 

Vieira 2022 

Avaliação e decisão sobre tecnologias em saúde 

no SUS: uma análise de fatores de influência 

sobre o processo decisório 

O estudo buscou identificar e discutir fatores que influenciam a 

avaliação de tecnologias com finalidades terapêuticas pela 

Conitec. 

Fatores normativos 

Campolina 2022 

Critérios de decisão para a alocação de recursos: 

uma análise de relatórios da Conitec na área de 

oncologia 

O objetivo do estudo foi identificar e analisar os critérios de 

decisão que têm sido utilizados pela Conitec na recomendação de 

incorporação de tecnologias para o tratamento do câncer, no 

âmbito do SUS, a partir da análise dos relatórios de 

recomendação da Conitec no período de 2012 a 2018. 

Fatores normativos 

Nacazume 2022 

Incorporação das tecnologias em saúde e o 

alinhamento às necessidades de saúde no SUS: 

uma revisão integrativa 

Buscou analisar os fatores que influenciam o processo decisório 

guiado pela ATS e discutir se as necessidades em saúde do SUS 

são consideradas no processo para avaliar a incorporação de 

tecnologias de saúde no sistema público brasileiro 

Necessidade em 

saúde 

Fonte: elaborada pelos autores (2022). 

 



 

 

8.4 O MODELO  

 

O modelo conceitual (Figura 7) compreende três camadas que emergiram da literatura 

e foram percebidas por modular a tomada de decisão pela Conitec, a saber: (i) os fatores 

normativos: como o impacto orçamentário e o custo-benefício das tecnologias, derivados 

especialmente dos decretos, leis e regimento interno da Comissão; (ii) os elementos empíricos 

ou deliberativos: que são aqueles relacionados a incorporação de novos conhecimentos, valores, 

crenças ou elementos em busca de soluções para a complexidade do caso demandado à 

Comissão; e (iii) as racionalidades dos atores envolvidos no processo de tomada de decisão – 

categorizadas em racionalidade dos demandantes, pacientes, profissionais de saúde e o plenário. 

A explicação das categorias e os achados são descritos e contextualizados na sequência. 

 

Figura 7 - Elementos normativos e empíricos envolvidos no processo da tomada de decisão da 

Conitec 

 
Fonte: elaborada pelos autores (2022). 

  



 

 

8.4.1 Os fatores normativos 

 

Em uma análise sobre o perfil de recomendações de 2012 a 2016, foi constatado que 

o baixo impacto econômico é um dos fatores fundamentais para incorporação de medicamentos 

no SUS (CAETANO et al., 2017b). Elias e Araújo (2014) destacam que a Conitec geralmente 

prioriza os critérios clínicos, observando as recomendações em favor da inclusão de ganho 

terapêutico em comparação com outros critérios. Do ponto de vista econômico, o critério de 

impacto orçamentário aparece com maior frequência nas mesmas recomendações, embora em 

percentual bem inferior ao critério de eficácia do tratamento (ELIAS; ARAÚJO, 2014). Outro 

fato constatado é a posição de elegibilidade do nível das evidências pelo sistema Grading of 

Recommendations Assessment, Development and Evaluation – GRADE, que exerce uma 

influência considerável nas tomadas de decisões, e que quando alcança o nível moderado a alto 

influencia fortemente a incorporação da tecnologia no sistema de saúde (VIEIRA; MENDES; 

SERVO, 2022).  

No entanto, essa não é a realidade em todas as avaliações. Em relação à avaliação de 

medicamentos oncológicos, nem todas as recomendações da Comissão fazem referência a 

estudos de farmacoeconomia e, quando alguma é feita, há grande heterogeneidade em relação 

à qualidade dos estudos de custo-efetividade em conjunto com limitações metodológicas 

relevantes (RIBEIRO; NOBRE; CAMPINO, 2020). Outro estudo, com recorte no período de 

2012 a 2018, revelou que a Conitec, nas recomendações de medicamentos para neoplasias, 

prioriza o critério de impacto orçamentário, seguido da efetividade/eficácia (CAMPOLINA; 

YUBA; SOÁREZ, 2022).  

Além disso, dados importantes, demonstrados por Tamachiro et al. (2022), apontaram 

a relação custo-efetividade incremental como parte do processo de tomada de decisão e que 

tecnologias que custam acima de 3 PIB per capita tendem a ter uma maior chance de 

recomendação negativa por parte da Conitec, enquanto, aquelas onde o limiar se restringe de 1 

a 3 PIB per capita tendem a ter uma recomendação favorável. 

 

8.4.2 Fatores empíricos  

 

Alguns dados já têm demonstrado uma crescente dependência de regras ou critérios de 

decisão na Conitec, que não podem ser justificados em princípios pautados unicamente nas 



 

 

metodologias da ATS ou nos atos normativos da Comissão (CAMPOLINA et al., 2017; YUBA; 

NOVAES; DE SOÁREZ, 2018).  

A nível internacional, alguns dos principais fatores deliberativos justificativos nas 

tomadas de decisões em ATS foram elucidados, destacando-se a necessidade clínica não 

atendida, o valor de esperança ou conhecimento, a adesão ao tratamento, os menores efeitos 

adversos, a carga da doença, o nível de inovação e outras fontes de evidência relevantes aos 

interessados (GUINDO et al., 2012). Alguns desses critérios foram considerados cruciais e 

prevalentes para a tomada de decisão na Conitec, os quais foram selecionados e listados na 

sequência. 

 

8.4.2.1 Necessidade clínica não atendida (falta de opção no SUS) 

 

A necessidade clínica pode ser entendida como a disponibilidade de tratamentos 

alternativos a uma área terapêutica prioritária. Considerando as recomendações da Conitec, o 

critério designado como “relevância clínica” tem sido apontado como prioritário nas decisões 

do plenário ao longo de 2012 a 2016dos anos (CAETANO et al., 2017; PEDRO  et al., 2018). 

Um exemplo de um caso em que tal princípio foi constatado foi a incorporação do medicamento 

fingolimode para esclerose múltipla remitente recorrente, opção por falha dos medicamentos 

de primeira e segunda linha. Outro caso, foi a justificativa da incorporação da vacina hepatite 

A em crianças. Em ambas avaliações, a Comissão ponderou pela incorporação das tecnologias 

no SUS, em detrimento a outros critérios, com a base justificada nas necessidades clínicas não 

atendidas no sistema de saúde (PEREIRA; BARRETO; NEVES, 2019).  

Uma revisão integrativa avaliou se as necessidades em saúde do SUS são consideradas 

no processo para avaliar a incorporação de tecnologias de saúde no sistema público brasileiro e 

concluiu com base em oito estudos selecionados que, apesar de existir um monitoramento 

tecnológico pelo Ministério da Saúde, ainda não há um processo explícito de prospecção e 

priorização de tecnologias de acordo com as necessidades do SUS, o que dificulta que haja um 

processo de ATS mais ativo em analisar demandas de acordo com as necessidades do SUS 

(NACAZUME; VILELA BULGARELI, 2022).  



 

 

8.4.2.2 A raridade da doença 

 

Do ponto de vista normativo, no Brasil, não foi estabelecido um programa ou 

metodologia diferenciada que considere as limitações envolvidas da ATS para avaliação de 

medicamentos para doenças raras.  Tal fato impacta, pois a esse grupo populacionais diversos 

países tem apontado para necessidade de considerar a limitada quantidade e qualidade de 

estudos, a escassez de informações a respeito da evolução das patologias, a ausência de 

instrumentos formais a fim de aferir desfechos críticos na avaliação, o alto valor unitário dos 

medicamentos e a baixa relação custo-efetividade (BIGLIA; MENDES; AGUIAR, 2021). No 

entanto, de certa maneira foi encontrada uma correlação entre a raridade da doença e uma 

condição e a influência positiva de recomendação positiva da Conitec. Tal fato, geralmente 

ocorre por meio da inversão na recomendação inicial, justificando a recomendação final 

positiva por se tratar de doenças rara.  

Em uma análise das solicitações submetidas à Conitec e suas recomendações ao SUS 

entre julho de 2012 e junho de 2019 para tratamento de doenças raras, foi demonstrado à 

Conitec, por meio de 60 solicitações de incorporação de medicamentos para 30 doenças raras, 

que 20 (33%) apresentaram recomendação inicial pré-consulta pública positiva. Entretanto, 

após consulta pública, houve uma inversão nestes números e, dessa forma, 32 (52%) passaram 

a ter recomendação positiva, sendo de fato incorporadas ao SUS. Ressalta-se que a maioria das 

solicitações (66%) foi feita por indústrias farmacêuticas. As principais justificativas da Conitec 

para a não incorporação do medicamento foram a ausência de evidência clínica, tecnologias 

não custo-efetivas e modestos benefícios clínicos que não justificam o preço. As 

recomendações negativas iniciais que foram revertidas em positivas se apoiaram no alto número 

de contribuições favoráveis à incorporação de medicamentos para doenças raras (BIGLIA; 

MENDES; AGUIAR, 2021).  

 

8.4.2.3 A judicialização da saúde 

 

Ainda hoje, evidências da influência das ações judicialização sobre as decisões da 

Conitec são pouco compreendidas. Alguns autores destacam que a incorporação de novas 

tecnologias, especialmente em medicamentos, tem acontecido motivada por conta do impacto 

orçamentário com gastos excessivos nos cumprimentos de determinações judiciais pelo 

Ministério da Saúde como forma de melhorar a previsão desses gastos em saúde e as respectivas 



 

 

negociações. Esse foi o caso das insulinas análogas para pacientes com diabetes mellitus tipo 1 

e do medicamento eculizumabe para hemoglobinúria paroxística noturna que nos relatórios de 

recomendação foi mencionado como um dos fatores para sua recomendação positiva a alta 

judicialização dos medicamentos no país (CAETANO et al., 2020). No entanto, apesar de ser, 

muitas vezes, objeto de discussão no plenário, não foram encontradas claras evidências de 

relação direta entre as ações judiciais em saúde e a incorporação de medicamentos, estritamente 

os biológicos ao SUS, visto que foram os medicamentos analisados, pelos membros não 

manifestarem evidencia direta desse fator condicionante (SOUZA; SOUZA; LISBOA, 2018). 

Da mesma forma, não foi possível constatar demandas do poder judiciário que aportaram a 

poder resultar em parecer favorável à incorporação dessas solicitações no sistema de saúde 

(BRETAS; FERREIRA JUNIOR; LUCENA RUAS RIANI, 2021). Apesar das constantes 

aproximações entre o judiciário e o executivo por meio de contribuições que fornecem 

esclarecimentos sobre a disponibilização de tecnologias em saúde pelo SUS, podendo evitar o 

ajuizamento de novas ações judiciais (SIMABUKU et al., 2015), resultados indicam que a 

criação da Conitec e seus produtos de recomendação no País ainda não têm mudado o 

comportamento de decisão dos tribunais nesses últimos anos, deferindo os juízes, na maioria 

dos casos, pelo fornecimento do medicamento, mesmo quando a Comissão havia recomendado 

desfavoravelmente o financiamento do governo (WANG et al., 2020). 

 

8.4.2.4 As incertezas  

 

Uma característica aparentemente consistente no trabalho de agências internacionais 

tem sido a necessidade contínua de reconhecer e responder à incerteza no processo de ATS. 

Trabalhos mais recentes ilustram a onipresença contínua, no Brasil, das incertezas nas tomadas 

de decisões da Conitec, sugerindo que a Comissão está lidando com diferentes tipos de 

incertezas, tornando-se tolerante a elas e recomendando medicamentos por meio da 

incorporação condicionada dos medicamentos com reavaliação deles, mesmo após determinado 

período, a chamada ad-experimentum (VICENTE; CUNICO; LEITE, 2021). Essa aparente 

tolerância à incerteza foi refletida também em 2019, por meio da introdução no sistema de saúde 

do medicamento nusinersena, recomendado por meio de um acordo de compartilhamento de 

risco no Brasil (CAETANO; HAUEGEN; OSORIO-DE-CASTRO, 2019).  

Outra forma de tolerância às incertezas são as recomendações da tecnologia a 

subgrupos de pacientes, ao invés de rejeitar totalmente as tecnologias para as quais a base de 



 

 

evidências é relativamente fraca (ZIMMERMANN et al., 2015). Além disso, em um estudo 

avaliando demandas da Conitec de 2012 a 2016 foi constado que seis medicamentos 

incorporados ao SUS não possuíam registro na Anvisa, o que contrariava, até o ano corrente, a 

legislação relativa à Conitec e às aquisições públicas de medicamentos (CAETANO; 

HAUEGEN; OSORIO-DE-CASTRO, 2019). Essas evidências podem refletir uma abordagem 

condicional ao longo dos anos, na qual a Comissão busca mitigar os riscos clínicos e 

econômicos a longo prazo, porém, ao mesmo tempo, torna-se tolerante às incertezas.  

 

8.4.3 As racionalidades dos envolvidos na ATS 

 

Destaca-se que existem inúmeras racionalidades norteadoras das organizações 

(HARRISON, 1993). Tal fato não é diferente em uma organização governamental como a 

Conitec e o seu processo de tomada de decisão. Nas próximas sessões será abordado como a 

literatura reflete sobre as principais racionalidades dos diferentes atores envolvidos na Conitec. 

 

8.4.3.1 Os demandantes 

 

Existe uma correlação que demonstra uma estreita intenção de que as demandas 

internas, ou seja, aquelas relacionadas ao Ministério da Saúde para incorporação de 

medicamentos, sejam, geralmente, bem-sucedidas no seu atendimento pela Conitec 

(MACATRÃO et al., 2015; RODRIGUES FILHO; PEREIRA, 2021). Segundo alguns autores, 

a probabilidade de aprovação das demandas internas é quatro vezes maior (70,9%) em relação 

às externas (17,3%), com as últimas apresentando maiores critérios de um dossiê de ATS 

completo (76,9%) em relação às demandas internas (9,6%) (CAETANO et al., 2017b). Em 87% 

dessas demandas, não foram observados os requisitos completos dos critérios normativos 

econômicos, como o cálculo de RCEI, requisito exigido para a demanda de avaliação do 

medicamento na Conitec, havendo significativa diferença quanto às evidências utilizadas entre 

as demandas internas (do setor público) e as demandas externas (empresas 

produtoras/fornecedoras de tecnologias e sociedade civil), com menos rigor no caso das 

primeiras. Um estudo avaliou as recomendações de todas as avaliações da Conitec e também 

observou que, proporcionalmente, mais avaliações foram emitidas como favoráveis quando o 

requerente era o setor público, em detrimento do setor privado (YUBA; NOVAES; DE 

SOÁREZ, 2018). 



 

 

Atualmente, os representantes do mercado estão em segundo lugar como demandantes 

na Conitec (BRETAS; FERREIRA JUNIOR; LUCENA RUAS RIANI, 2021). Apesar disso, 

recentemente foram observadas diferenças em relação ao perfil de solicitações, ao tipo de 

avaliação econômica e ao valor de razão custo-utilidade incremental nas demandas internas, 

com metade das demandas da indústria acima do limiar de 3 PIB per capita e destinadas à 

incorporação de medicamentos ao Componente Especializado da Assistência Farmacêutica, 

com menor quantidade de demandas nos Componentes Básico e Estratégico da Assistência 

Farmacêutica (TAMACHIRO et al., 2022).  

Constatou-se ainda uma aparente dissociação no início da atuação da Conitec, com 

uma prevalência maior de demandas da indústria (LA; LUANNA, 2015), e trabalhos que 

analisaram os requerimentos recebidos pela Comissão quanto à tecnologia demandada 

identificaram vários casos de múltiplas solicitações para o mesmo item desses demandantes, 

levando à suspeita de que, por vezes, a indústria farmacêutica pleiteia a incorporação de 

tecnologias com ampla indicação e, à medida que as recusas são recebidas, novos pedidos são 

impetrados, porém, com alvo em populações mais reduzidas ou específicas. Nesse sentido, tais 

influências desses atores devem ser analisadas com base em um perfil histórico-político, 

identificando uma aparente associação entre o ano de avaliação e uma tensão com avaliações 

em determinados períodos mais propensas a resultar em aceitação dos demandantes do que 

aquelas realizadas em outros períodos. 

 

8.4.3.2 Os representantes organizados  

 

A persuasão das partes interessadas são fatores importantes de influência na tomada 

de decisão do plenário. Tal fato foi constatado especialmente pelo instrumento de consulta 

pública por meio da reversibilidade da sua posição inicial nas tomadas de decisões. A título de 

exemplo, em 234 consultas públicas com 53.174 contribuições, identificou-se que 26 (8%) 

recomendações mudaram a posição inicial em casos nos quais o nível de evidências variou entre 

baixo e moderado, nos casos com maior número de contribuições no processo de consulta 

pública (DE FREITAS LOPES; NOVAES; DE SOÁREZ, 2020). Outros casos emblemáticos 

foram do nusinersena (CAETANO; HAUEGEN; OSORIO-DE-CASTRO, 2019) e do 

trastuzumabe (KAROLINE et al., 2019), que, devido à pressão de grupos organizados de defesa 

de pacientes diante do governo, houve a reversibilidade da decisão sem a apresentação de novas 

evidências científicas.  



 

 

Há ainda outros fatores identificados nas consultas públicas, como a grande 

representação das empresas e laboratórios farmacêuticos, que são o segmento mais 

participativo, e uma baixa participação de usuários do SUS e profissionais de saúde (LA; 

LUANNA, 2015; TAMACHIRO et al., 2022). No entanto, a participação desses atores nem 

sempre estava presente em 100% dos relatórios e, em muitos casos, houve alteração após 

consulta pública (DE FREITAS LOPES; NOVAES; DE SOÁREZ, 2020).  

A qualificação da participação social por meio de metodologias de valor social está 

ainda sendo definida para uso na ATS do Brasil. Nesse sentido, apesar do avanço normativo 

em favor da participação social, na Comissão as decisões podem, de certa forma, representar a 

opinião de grupos isolados, ou com maior participação social, o que não representa o todo. 

Muitas das críticas destacam que, apesar dos relatos dos pacientes durante as reuniões da 

Conitec, por meio de evidências anedóticas como parte do processo, não fica claro como isso 

poderá ser incorporado no processo de tomada de decisão dos membros. Autores da área da 

psicologia reforçam a ideia da utilização de heurísticas nessas tomadas de decisão, 

especialmente aquelas heurísticas de afeto. A heurística é um processo cognitivo eficiente, 

consciente ou inconsciente, que ignora parte da informação (PACHUR; HERTWIG; 

STEINMANN, 2012). Como o uso da heurística economiza esforço, isso implica em maiores 

erros do que as decisões racionais definidas pela lógica ou modelos (GIGERENZER, 2008; 

SPIEGEL; CAULLIRAUX, 2013). 

 

8.4.3.3 O plenário da Conitec 

 

Derivam-se as tomadas de decisões de atos orientados por normas e rotinas, de modo 

que uma organização possa agir de maneira intencionalmente racional. Essa foi a pauta para 

definir as bases legais e os princípios norteadores da criação da Conitec e seus efeitos na tomada 

de decisão pela Lei n. 12.401/2011 e Decreto n. 7.508/2011 (GUIMARÃES, 2014). Nesse 

sentido, conforme evidências de cunho qualitativo, por meio de entrevistas com membros do 

plenário e de análise documental, foi possível evidenciar a racionalidade técnico-sanitária e 

econômica de posicionamento dos membros da Conitec em suas tomadas de decisão (SOUZA; 

SOUZA, 2018). Para o cumprimento dessa racionalidade, as tecnologias são consideradas 

neutras, porque permanecem essencialmente sob as mesmas normas de eficiência em todo e 

qualquer contexto, diante das ideologias políticas, dos contextos e da sensibilidade do agir 

humano. Nessa visão, os medicamentos, são vistos segundo a teoria instrumentalista, já que a 



 

 

tecnologia é compreendida enquanto instrumental, em que o ser humano possui poder absoluto, 

diante da neutralidade sociopolítica (FEENBERG, 2005).  

No entanto, quando diferentes atores ocupam diferentes posições e exercem graus de 

influência de acordo com o poder de barganha, as decisões resultam menos de uma escolha 

racional e mais de uma questão política (FULLMAN et al., 2018). Nesse cenário, as tecnologias 

não são entendidas na sua neutralidade e a teoria substancialista descreve que recebem em si os 

valores substanciais de quem as definem e o seu relacionamento com o mundo (FEENBERG, 

2005).  

A racionalidade política foi constatada como um mecanismo de tomada de decisão 

evidenciada nas falas dos participantes entrevistados do plenário da Conitec, os quais se 

deparam com determinadas correlações de forças emanadas, muitas vezes, dos distintos 

interesses que permeiam o processo de incorporação de tecnologias ao SUS. Essa racionalidade 

pode ser conflitante devido à existência de interesses diversos em cada processo de decisão 

sobre a recomendação de incorporação ou não de uma determinada tecnologia de saúde 

(SOUZA; SOUZA, 2018). Especialmente nos últimos anos, pode-se destacar, por exemplo, a 

recomendação de tratamentos na COVID-19 com a hidroxicloroquina, resultando em 

subsequente publicação pelo Ministério da Saúde de orientações para a utilização desse e de 

outros medicamentos no tratamento precoce dos casos (SOÁRES, 2021; VIEIRA; MENDES; 

SERVO, 2022).  

 

8.5 DISCUSSÃO 

 

A análise apresentada ilustra a necessidade de entender melhor os elementos que foram 

decisivos nas tomadas de decisões da Conitec ao longo de 2012 a 2022. Os dados sugerem que 

nas avaliações de medicamentos a Comissão tem considerado um conjunto cada vez maior e 

mais complexo de fatores que interagem de forma complexa e não homogênea. As 

recomendações para incorporação de medicamentos pela Conitec, baseadas na custo-

efetividade e no impacto-orçamentário, são bem conhecidas e definidas em parte pelos 

regramentos normativos, como leis e decretos da Comissão. No entanto, o papel desempenhado 

por outros fatores – incluindo a raridade, a gravidade da doença, a necessidade clínica não 

atendida, a judicialização do medicamento, a capacidade do sistema de tolerar as incertezas, a 

influência do público e a racionalidade dos atores do plenário – está bem menos estabelecido e 

potencialmente em tensão com a abordagem que é articulada publicamente nos atos normativos. 



 

 

Nossos resultados demonstram que as dimensões de valor baseadas na relação custo-

efetividade e o impacto orçamentário, desempenharam um papel importante, se não essencial 

nas tomadas de decisões da Conitec. Os resultados estão alinhados à literatura nacional, que 

encontrou entre os principais fatores de incorporação de medicamentos no SUS: o custo da 

tecnologia e o nível das evidências científicas sobre a eficácia e/ou efetividade das tecnologias 

(VIEIRA; MENDES; SERVO, 2022). Um fato especialmente curioso no cenário brasileiro, foi 

a utilização da RCEI para informar as decisões das recomendações. Embora a ACE tenha sido 

considerada fidedigna para comparar duas intervenções na ATS, a validade de capturar a RCEI 

para informar decisões de eficiência em uma avaliação de medicamentos onde não há um limite 

a pagar pelo sistema, como no período, torna a utilização do recurso incerta para tomada de 

decisão. Outro fato constatado na tomadas de decisões da Conitec é a relevância ao impacto 

orçamentário da tecnologia, sendo que as agências internacionais estão tomando também maior 

propensão a decisões baseadas nesse critério quando comparado a outros critérios em uma ATS 

devido ao aumento expressivo dos preços articulados no mercado farmacêutico dos 

medicamentos (ANGELIS; LANGE; KANAVOS, 2018; NUIJTEN, 2017).  

Apesar desses elementos normativos centrais nas recomendações da Conitec, nos 

últimos anos várias “regras de decisão” ou “modificadores” corroboram e codificam exceções 

aos critérios descritos anteriormente e previstos nos atos, decretos e leis da Comissão (YUBA; 

NOVAES; DE SOÁREZ, 2018). Tais exceções podem ter relação aos fatores empíricos de 

influência descritos e encontrados neste estudo. Nossas descobertas reforçam que as decisões 

tendem a incluir um escopo de evidências deliberativas com novos elementos de valor dispostos 

a pagar e que influenciaram diretamente os resultados normativos podendo ou não se alinhar 

ou entrar em potencial conflito.  

Internacionalmente, a ISPOR e vários autores, têm defendido que potenciais elementos 

de valor devem ser considerados na avaliação de medicamentos de modo transparente e 

equitativo (GARRISON et al., 2020). No entanto, esses elementos, muitas vezes dependem de 

cada agência, necessitando de critérios de coerência devido à heterogeneidade das perspectivas 

dos envolvidos e à falta muitas vezes de metodologia apropriada para a sua captura e agregação 

em uma ATS (ARCHAMBAULT et al., 2013; BAKER et al., 2021; CAETANO et al., 2017b; 

KLEINHOUT-VLIEK et al., 2020; OORTWIJN et al., 2017; ROTTEVEEL et al., 2021). Além 

disso, esses resultados demonstram alguns dos fatores de natureza mais qualitativa empregados 

pela Conitec ao longo dos anos. No entanto, não foi possível prever a frequência desses fatores 

e qual desses critérios foi o mais relevante, necessitando de análises mais aprofundadas nesses 



 

 

temas e em determinados cenários para uma consideração mais fidedigna. De acordo com Folter 

et al. (2018), no desenvolvimento de um framework que caracteriza as avaliações de 

tecnologias recomendadas pelo NICE, foram descobertos 125 fatores de decisão, agrupados 

hierarquicamente em oito domínios: eficácia clínica, relação custo-efetividade, condição, 

prática atual, necessidade clínica, novo tratamento e outros fatores. Muitos desses fatores de 

decisão foram relacionados a incertezas sobre como o comitê os utilizava. Os autores 

reforçaram que a relação custo-efetividade não é o único critério de decisão, realçando a 

necessidade de processos e metodologias que possam levar em consideração informações 

quantitativas e qualitativas (DE FOLTER et al., 2018). 

Nesse sentido, os resultados normativos e empíricos encontrados no modelo estão 

apoiados com as perspectivas iniciais das lentes analíticas, destacando que a ATS é um processo 

multidisciplinar e os modelos rígidos isolados que levem e descrevam somente a ATS do ponto 

de visão econômica da saúde, ou outras perspectivas isoladas, correm o risco de ser inoperáveis 

em diversas situações e de terem implicações legais para os tomadores de decisão e para a 

população (MARTINUS et al., 2022). Esses resultados reforçam a necessidade de considerar a 

bioética, a das políticas em saúde e a sociológica pela Conitec. Incorre também a necessidade 

de uma agenda de priorização desses campos na ATS do Brasil. A inclusão de metodologias 

que incluam de modo transparente valores de utilidade em modelos clínicos e econômicos, já 

se torna um ponto de partida e pode trazer maior robustez ao processo de tomada de decisão da 

Conitec. Assim, esperamos que este estudo sirva de base a futuras discussões sobre potenciais 

quadros de valores para a ATS. 

 

8.6 CONSIDERAÇÕES FINAIS 

 

Esta revisão demonstra que, embora as tomadas de decisões da Conitec tenham sido 

fortemente influenciadas ao longo dos anos pela preocupação com a relação de custo-

efetividade, esse não é o único fato levado em consideração nas suas decisões. Observou-se 

também que muitos outros fatores desempenham um papel importante nas tomadas de decisões 

da Comissão, interagindo de maneiras que parecem complexas e que ainda não foram 

totalmente compreendidos, e comunicados, os pesos desses critérios para a tomada de decisão 

final. 

A revisão também destaca que a tomada de decisão ocorre por meio de um processo 

deliberativo, ao invés de utilizar regras fixas pré-determinadas que não possam ser reduzidas a 



 

 

uma combinação matemática de parâmetros clínicos e financeiros. No Brasil, a adoção recente 

da abordagem explícita dos limiares de custo-efetividade e a orientação para um resultado de 

custo-efetividade aceitável foi normatizada. No entanto, confiar no uso de limiares de custo-

efetividade, como visto, pode ser insuficiente para gerenciar as diferentes perspectivas de 

valores e incertezas nas tomadas de decisão.  

A análise apresentada considera uma visão mais ampla das decisões da Conitec, 

superando a visão positivista que predomina nos atos normativos. A principal contribuição de 

tal pesquisa se caracteriza em reconhecer que as evidências empíricas são inerentes no 

estabelecimento de prioridades e alocação de recursos. Assim, o conhecimento para melhorar a 

transparência dos resultados recomendados para o SUS, tende a um futuro próximo defender 

uma perspectiva de inclusão na ATS de ferramentas que visem agregar ou capturar tais 

elementos de forma transparente. A discussão central reforça que ainda alguns fatores 

influenciam a tomada de decisão de modo arbitrário e dada a consequência das recomendações 

da Conitec sobre a maneira como os recursos são alocados no SUS e o status da organização 

como autoridade na definição de prioridades em saúde, pesquisas adicionais devem fornecer 

quais são as bases de valores compartilhados como forma de marcos do trabalho da Comissão 

em determinados cenários, como no caso da avaliação de medicamentos para doenças raras. O 

exame minucioso sobre tais temas, deve ser considerado uma prioridade no país, devido a uma 

visão potencialmente diferente de métodos de eficiência alocativa que é articulada 

publicamente. 

 

Limitações do Estudo  

 

A revisão não implica qualquer garantia formal sobre a qualidade dos estudos, o que 

poderia ser considerado uma limitação, por isso tem sido descrita como uma revisão crítica 

narrativa. Deve-se notar também que, devido aos muitos fatores condicionantes e a sua natureza 

muitas vezes não específica, outros termos relevantes podem ter sido omitidos na busca, o que 

consequentemente levou a perda de estudos. Cabe, por fim, destacar que as conclusões são 

baseadas principalmente nos resultados de várias grandes análises retrospectivas de decisões da 

Conitec, projetadas para demonstrar correlação em vez de causalidade.  
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CAPÍTULO IV 

A ATS PARA DOENÇAS RARAS SOB OS PRINCÍPIOS DO SUS: 
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9 CAPÍTULO IV - A ATS PARA DOENÇAS RARAS SOB OS PRINCÍPIOS DO 

SUS: UMA ANÁLISE QUALITATIVA NO ÂMBITO DA CONITEC 

 

Resumo: A Comissão Nacional de Incorporação de Tecnologias no SUS (Conitec) foi criada 

em 2011, a fim de recomendar o fornecimento de medicamentos no Sistema Único de Saúde 

(SUS). Aparentemente, esse é um processo racional e “normativo” pelo qual os atores absorvem 

as evidências científicas disponíveis e emitem uma recomendação da tecnologia. No entanto, 

essa pode ser uma imagem parcial de como a decisão pode ser realizada no mundo real. 

Nenhuma literatura existente incluiu argumentos qualitativos que visaram explorar os 

elementos deliberativos que afetam os resultados das recomendações para a tomada de decisão 

sobre medicamentos de alto preço no SUS. O objetivo do estudo foi analisar as informações 

provenientes de julgamentos de valor e do uso tradicional das evidências científicas na ATS 

para a tomada de decisão de incorporação de medicamentos de alto preço para doenças raras no 

SUS. Foi optado pela estratégia de análise qualitativa, utilizando-se a observação não 

participante das reuniões do plenário e a análise documental. A análise realizada foi textual 

discursiva, a fim de avaliar os medicamentos ivacaftor/lumacaftor, ocrelizumabe, eculizumabe 

e ivacaftor. Os dados foram analisados utilizando o software Atlas ti web (22.0). A análise dos 

dados a partir de um modelo conceitual identificou as diferentes formas da Comissão em lidar 

com as camadas de incertezas manifestadas na avaliação de quatro medicamentos. Entre as 

incertezas, estão aquelas relacionadas aos fatores normativos e aos fatores empíricos, que 

tornavam, muitas vezes, as tomadas de decisões arbitrárias. As racionalidades dos envolvidos 

moldou uma combinação pragmática de estratégias táticas como uma forma de navegar através 

dessas camadas de incerteza nas tomadas de decisões. Uma melhor previsibilidade na forma 

como o plenário maneja e considera essas incertezas é fundamental para que a Comissão possa 

garantir legitimidade no País. 

 

Palavras-chave: Incerteza. Medicamentos. Conitec. Tomada de decisão. 

 

 

  



 

 

9.1 INTRODUÇÃO 

 

O debate sobre a melhor forma de apoiar as decisões na definição de prioridades na 

área da saúde acelerou nos últimos anos, devido, em parte, a um aumento na inovação 

tecnológica, como, por exemplo, com a introdução de terapias gênicas, que muitas vezes se 

concentram em doenças raras, anteriormente intratáveis, bem como quanto às pressões 

econômicas exercidas pelo mercado em razão do aumento expressivo no preço dos 

medicamentos (BERDUD et al., 2019).  

Um aspecto central do debate da disponibilização de medicamentos nos sistemas de 

saúde é o conceito de “legitimidade” da tomada de decisão (BROWN; CALNAN, 2010). A 

legitimidade pode ser entendida como a conformidade com a lei ou com as regras e a capacidade 

de ser defendida com lógica ou justificação, destacando tanto os aspectos procedimentais 

quanto os substantivos utilizados (DANIELS, 1999). Hoje, a falta de orientação sobre a 

condição de legitimidade, ou seja, sobre como garantir que os critérios de decisão sejam 

razoáveis e relevantes para as partes interessadas, bem como haja transparência das informações 

provenientes de julgamentos, têm sido algumas das principais críticas da aplicação da ATS 

como política (CHARLTON et al., 2017; DANIELS; PORTENY; URRITIA, 2016; WALLEY, 

2007).  

Trabalhos internacionais sobre os critérios de alocação de recursos destacam que 

muitas decisões derivadas da ATS exibem uma racionalidade muitas vezes diferente das 

racionalidades formalizadas e institucionalizadas em cada país (SPIEGEL; CAULLIRAUX, 

2013). Tal fato acontece devido ao cenário da avaliação de terapias especializadas ainda ser 

bastante desafiador para os sistemas de saúde universais e para suas respectivas agências 

lidarem com a definição de prioridades em saúde de sua população de modos diferentes 

(ANGELIS; LANGE; KANAVOS, 2018). Nesse sentido, ao longo do tempo há uma grande 

heterogeneidade no acesso a tais terapias, o que reflete os princípios e marcos de valores 

atribuídos em cada país e a definição de regras que o sistema está disposto a adotar (GAMMIE; 

LU; BABAR, 2015).  

Há crescentes pesquisas internacionais comparando diferentes países e como as 

decisões sobre a alocação de recursos são politicamente associados a valores nas tomadas de 

decisão (DETIČEK; LOCATELLI; KOS, 2018). Evidências de agências de ATS da Europa 

demostraram que, avaliando tipos similares de evidências, os critérios como o nível exigido 

(alto ou baixo) e a forma como são incluídos, seja explicita ou implicitamente no processo, 



 

 

variam entre os países (ANGELIS; LANGE; KANAVOS, 2018). Apenas o NICE possui um 

processo específico para doenças raras e um limiar de custo-efetividade a pagar, enquanto 

outros países, como Itália, Escócia e Austrália, utilizam modificadores dos processos usuais da 

ATS (STAFINSKI et al., 2022).  

No entanto, há um amplo reconhecimento internacional da necessidade de adotar uma 

abordagem metodológica diferenciada para doenças raras que considere abordagens 

diferenciadas dentro de seus atuais processos de ATS. Considerando esse cenário, muitas 

incertezas na adoção das tecnologias para doenças raras podem se sobressair. Há evidências de 

que as incertezas têm relevância para as tomadas de decisões em uma ATS (BROWN; 

CALNAN, 2013; TROWMAN; POWERS; OLLENDORF, 2021).  

No Brasil, os requisitos de submissão de demandas para condições mais prevalentes e 

doenças raras na Conitec, bem como os critérios de tomada de decisão, são os mesmos. A 

criação da Conitec no SUS foi um marco político importante para a transformação do modelo 

assistencial brasileiro visando a sustentabilidade do sistema de saúde (BRASIL, 2010). O SUS 

(Sistema Único de Saúde) tem como princípios a universalidade, integralidade, equidade, e 

participação social (BRASIL, 1990). Tais princípios devem ser os balizadores para toda e 

qualquer ação relativa ao seu funcionamento – o que inclui a incorporação de tecnologias que 

serão ofertadas e custeadas pelo sistema. As análises científicas geradas, por meio de evidências 

econômicas e clínicas, coletadas a partir da ATS, são disponibilizadas para a apreciação dos 

atores políticos e sociais, por meio de um processo de tomada de decisão, a fim de 

recomendação de um tratamento para o SUS (LIMA; BRITO; ANDRADE, 2019; SILVA; 

ELIAS, 2019; CAMPOLINA; YUBA; SOÁREZ, 2022). A parte mais estudada nesse processo 

é a avaliação, que examina as evidências científicas disponíveis a respeito da tecnologia 

(VIEIRA; PIOLA, 2020).  

Ainda há poucos estudos que se concentraram na segunda parte do processo, a que 

envolve a contextualização das evidências fornecidas levando em conta uma variedade de 

argumentos heterogêneos que são reunidos no processo deliberativo de tomada de decisão pelos 

atores, bem como a forma exata sobre como ocorre a articulação desses elementos no Brasil 

permanece inexplorada na literatura. À medida que a Comissão oferece uma explicação dos 

princípios em leis e decretos que orientam sua abordagem à tomada de decisão, muitas vezes 

não é claro como esses são derivados pelos atores, como se relacionam e refletem-se nas normas 

e julgamentos adotados na prática da Comissão. Inexistem trabalhos na literatura brasileira que 



 

 

tratem desses julgamentos em determinadas áreas que merecem maior reconhecimento, como 

é o caso sobre como ocorre a definição das prioridades em saúde. 

Nesse sentido, buscou-se uma análise que tem como caso a Conitec e como objeto a 

tomada de decisão para recomendação de medicamentos para doenças raras, a fim identificar 

os fatores intervenientes nas tomadas de decisões para incorporação de medicamentos para 

doenças raras no SUS. 

 

9.2 METODOLOGIA 

 

Para o estudo foi optado pela abordagem qualitativa, por ela corresponder a um 

entendimento mais profundo do espaço, das relações e dos processos que não podem ser 

reduzidos à operacionalização de variáveis quantitativas na busca da explicação de um 

fenômeno (MINAYO, 2001). O estudo envolveu quatro casos contrastantes quanto à decisão 

de incorporação para doenças raras no período de 2020 a 2021 (Quadro 13) e todos contavam 

com tratamentos especializados, sob patente e impactantes do ponto de vista social e 

econômico, tendo havido grande participação social e técnico-científica por meio das consultas 

públicas.  

Foi abordado como medicamentos envolvendo a necessidade de uma rede de atenção 

à saúde capaz de dar suporte ao tratamento sob pena de não se efetivar o uso e a resposta 

terapêutica esperada. Alguns desses medicamentos para doenças raras têm sido identificados 

pela literatura como “medicamentos de sucesso”, em razão dos preços altos que eles atingiram 

e do retorno econômico exorbitante para as indústrias farmacêuticas (MORGAN; BATHULA; 

MOON, 2020). Nesse sentido, o procedimento de escolha desses casos se deu de forma 

intencional e baseado na literatura internacional (PATIAS; HOHENDORFF, 2019). 

 

9.2.1 Fonte de dados 

 

Os dados analisados são fruto da observação não participante de gravações das 

reuniões ordinárias abertas do comitê de avaliação, disponibilizadas via web. Foram realizadas 

transcrições dessas gravações e anotações. Também foram utilizados os documentos oficiais 

disponibilizados, tais como: pautas e atas das reuniões, dossiê de submissão a Comissão, 

relatório de recomendação preliminar e final e consultas públicas (opiniões e contribuições 



 

 

técnico-científicas). A coleta de dados ocorreu por meio de plataformas de dados digitais 

abertas da Conitec e da plataforma YouTube.



 

 

Quadro 13 - Medicamentos para doenças raras avaliados pela Conitec e utilizados para a análise textual discursiva 

Princípio 

Ativo 
Indicação Demanda 

Empresa 

Detentora do 

Registro 

Data de 

Registro 

Validade do 

Registro 

Categoria 

Regulatória 

Classe 

terapêutica 

Demandadas ao 

SUS/ Incorporadas 

ao SUS 

Demanda 

interna ou 

externa 

Gravação Relatório Audiência 
Consulta 

publica 

Recomendação 

preliminar 

Recomendação 

final 

Iv
ac

af
to

r 
1

5
0

 m
g

 

F
ib

ro
se

 c
ís

ti
ca

 
Pacientes com fibrose 

Cística em pacientes com 

idade ≥ 6 anos e ≥25 kg 

que apresentam uma das 

seguintes mutações no 

gene CFTR: G551D, 

G1244E, G1349D, G178R, 

G551S, S1251N, S1255P, 

S549N, S549R 

Vertex 

Farmacêutica 

do Brasil Ltda 

03/09/2018 set/23 Novo 

Outros 

produtos 

para 

aparelho 

respiratório 

Vertex Farmacêutica 

do Brasil Ltda 
Externa 

88ª Reunião 

da Conitec - 

Dia 9/7/2020 

Manhã 

Nº581 - 

Nº38 

 

Início: 

12/08/2020 

 

Término: 

31/08/2020 

D
es

fa
v

o
rá

v
el

 

F
av

o
rá

v
el

 

L
u

m
ac

af
to

r/
iv

ac
af

to
r 

(1
0

0
 m

g
 +

 1
2

5
 m

g
) 

(2
0

0
 m

g
 +

 1
2

5
 m

g
) 

F
ib

ro
se

 c
ís

ti
ca

 

Pacientes com fibrose 

cística (FC) em pacientes 

com 6 anos de idade ou 

mais e que são 

homozigotos para a 

mutação F508del no gene 

regulador de condutância 

transmembrana da fibrose 

cística (CFTR) 

Vertex 

Farmacêutica 

do Brasil Ltda 

18/10/2021 10/2031 Novo 

Outros 

produtos 

para 

aparelho 

respiratório 

Vertex Farmacêutica 

do Brasil Ltda 
Externa 

88ª Reunião 

da Conitec - 

Dia 9/7/2020 

Manhã e 98ª 

Reunião da 

Conitec dia 

09/06/2021 - 

Manhã 

Nº 579 - 

Nº 37 

Publicada no 

DOU: 

11/08/2020 

 

Início: 

12/08/2020

Término: 

31/08/2020 

D
es

fa
v

o
rá

v
el

 

D
es

fa
v

o
rá

v
el

 

E
cu

li
zu

m
ab

e 
1

0
 m

g
/m

L
 x

 

3
0
 m

L
 

H
em

o
g
lo

b
in

ú
ri

a 
p

ar
o

x
ís

ti
ca

 

n
o
tu

rn
a
 

O objetivo do presente 

relatório é atualizar as 

evidências científicas sobre 

a eficácia, segurança e 

impacto orçamentário do 

medicamento eculizumabe 

para o tratamento da HPN 

para avaliar sua viabilidade 

no sistema de saúde 

brasileiro. 

Alexion 

Farmacêutica 

do Brasil 

13/03/2017 03/2027 Biológico 

Outros 

produtos 

não 

enquadrado

s em classe 

terapêutica 

específica 

Secretaria de Ciência, 

Tecnologia e Insumos 

Estratégicos (SCTIE). 

Interna 

98ª Reunião 

da Conitec dia 

09/06/2021 - 

Manhã e 100ª 

Reunião da 

Conitec dia 

05/08/2021 – 

Tarde e 

Nº 659 - 

Nº 61 

Publicada no 

DOU: 

01/07/2021

Início: 

02/07/2021

Término: 

21/07/2021 

F
av

o
rá

v
el

 

F
av

o
rá

v
el

 

O
cr

el
iz

u
m

ab
e 

3
0
0
 m

g
/1

0
 m

L
 

 

E
sc

le
ro

se
 M

ú
lt

ip
la

 r
em

it
en

te
 

re
co

rr
en

te
 

Ocrelizumabe para 

tratamento de pacientes 

adultos com esclerose 

múltipla remitente-

recorrente (EMRR) como 

alternativa ou 
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9.2.2 Análise de dados 

 

Inicialmente foi analisado o conteúdo das gravações e a leitura dos documentos 

coletados para compreensão do conteúdo - nessa etapa foi realizada uma leitura exaustiva e 

abrangente do material e o acompanhamento das gravações realizadas para se ter uma visão 

global do funcionamento, organização e suposições iniciais sobre o fenômeno.  

Na segunda etapa foi realizado a transcrição do material - buscando organizar alguma 

forma de taxonomia inicial e orientação de análise. Desse modo, o material das gravações foi 

totalmente transcrito nessa etapa, o que incluiu: a apresentação da secretaria-executiva da 

Conitec (inicial e pós-consulta pública) e a apresentação do demandante sobre os medicamentos 

avaliados, além da respectiva discussão do plenário para recomendação preliminar e final. 

Também nessa etapa, foram transcritas as falas de participantes referentes a etapa de perspectiva 

do paciente.  

Na terceira etapa, foram separados trechos, frases e fragmentos de texto, considerando 

a unitarização na formação da própria unidade de registro como forma de interpretar e isolar 

ideias de sentido sobre a temática investigada. Na unitarização, os textos e/ou discursos 

expostos para análise foram recortados, fragmentados e desconstruídos, sempre com base na 

capacidade interpretativa do pesquisador sob referencial teórico-metodológico adotado.  

Na quarta etapa foi realizada a distribuição dos materiais desmontados e identificados 

por meio de códigos ou categorias pré-determinadas, tendo por base o modelo conceitual 

apresentado no Capítulo III. Essa categorização foi constantemente questionada, a fim de 

identificar interpretações alternativas e outros possíveis componentes que surgiriam durante a 

análise.  

Na quinta e última etapa foi realizada a elaboração do texto ou comunicação, que 

aconteceu na forma de interpretação dos resultados (falas e conteúdo documental), levando em 

consideração as derivações lógicas de possíveis convergências e divergências dos conteúdos, 

que foi explicitada em tabela, enunciando toda a compreensão do objeto investigado. Para 

interpretação dos dados, foi utilizada a metodologia caracterizada por análise textual discursiva 

(MEDEIROS; AMORIM, 2017; MORAES, 2003). A análise textual discursiva, segundo 

Moraes (2003), pode ser apreendida como:  

 

  



 

 

[...] um processo auto-organizado de construção de compreensão em que novos 

entendimentos que emergem de uma sequência recursiva de três componentes: 

desconstrução do corpus, a unitarização, o estabelecimento de relações entre os 

elementos unitários, a categorização, e o captar do novo emergente em que nova 

compreensão é comunicada e validada (MORAES, 2003, p. 192, grifos do autor). 

 

A Figura 8 ilustra o ciclo analítico da análise textual discursiva. Para gerenciamento 

dos dados, foi utilizado o software de análise qualitativa Atlas Ti (versão web 22.0). 

 

Figura 8 - Ciclo analítico da análise textual discursiva 

 
Fonte: adaptada de Moraes e Galiazzi (2016). 

 

9.3 RESULTADOS 

 

Por meio de análise de: 9 horas de gravações; 4 relatórios, incluindo os resultados 

preliminares e finais publicados pela Comissão; 4 dossiês; e 4 relatórios de consultas públicas, 

incluindo aspectos técnico, científico, experiência e opinião, foram definidas, conforme 

apresentado na Quadro 14, as principais categorias e elementos encontrados neste estudo.  

Cabe destacar que os resultados foram derivados de modo indutivo e dedutivo, tendo 

por base o modelo conceitual apresentado no Capítulo III para interpretação do fenômeno 

estudado. Além disso, os recortes da secretaria-executiva foram úteis como forma de interpretar 

o conteúdo técnico das avaliações, no entanto, não foram utilizadas para apresentação dos 

resultados, tendo em vista que o conteúdo latente, ou seja, a discussão dos resultados pelo 

plenário, era o objeto investigado.  

  



 

 

Para os representantes, foram utilizadas letras, em vez de nomes, na identificação, a 

fim de garantir o anonimato, do seguinte modo: MP: membro do plenário; RR: relatório de 

recomendação; CP: consulta pública; U: usuário; SP: sociedade de pacientes; e EF: empresa 

farmacêutica. Na coluna de descrição está o enunciado interpretado a partir do modelo 

conceitual e na seção explicação analítica estão os resultados interpretados a partir da análise 

textual discursiva.



 

 

Quadro 14 - Categorias e elementos derivados do modelo conceitual e os resultados desta investigação (continua) 

Componentes e 

Descrição 

Elementos e 

Descrição 
Explicação analítica Exemplos de resultados encontrados 

Fatores normativos: 

 

Uma norma que foi 

estabelecida pela 

política e está 

codificada na mesma. 

Eficácia/ 

Efetividade: 

 

Incorre a necessidade 

de evidências clínicas 

de nível moderado a 

alto para que a 

probabilidade de 

indivíduos da 

população definida 

obtenha um benefício 

da aplicação de uma 

tecnologia em saúde 

direcionada a um 

determinado problema 

em condições 

controladas ou reais de 

uso. 

 

Foi constatado mecanismos 

adaptativos visando 

ultrapassar a necessidade de 

moderado a alto nível de 

evidência reduzindo as 

evidências a estudos 

observacionais (coorte e 

caso-controle) e ensaios 

clínicos com limitações 

metodológicas moderadas 

com o uso de desfechos 

substitutos. Foi utilizado 

mecanismos de reavaliação 

do medicamento após 

determinado período para 

verificar sua efetividade. 

 

[...] reforça um baixo nível de evidência né? Sim. Era um ensaio clínico apenas de quarenta pacientes 

né? Ah então eu fiquei curioso o porquê na época ter sido baseado o parecer técnico científico que 

mostrava baixo nível de evidência. Essa é a droga a proposta incorporação. E essa minha pergunta não 

é só curiosidade, mas vem também com uma sugestão de a desincorporação seja baseada não só nesse 

critério administrativo de preço, mas também seja respaldada pela falta de evidências [...]. MP. 

 

[...] a evidência é o ensaio clínico oitenta e sete pacientes ele ele avaliou desfechos principais seria 

independência e taxa de transfusão que foi o principal desfecho dele. Foi um estudo até bem 

desenhado, mas claro que tem uma forte imprecisão devido à quantidade de pacientes, mas é uma 

doença rara. Tem muitos estudos observacionais que avaliaram positivamente o medicamento. No 

entanto, por causa do desenho do estudo, né? Por ser observacional, não controlado. É a evidência 

acaba sendo muito baixa. [...]. MP. 

 

[...] substituto a gente tem que tomar cuidado com isso, porque não vai ter desfecho que não ser 

substituto para esse tipo de doença. [...]. MP. 

 

[...] Então acho que a crítica não deve ser feita ao desfecho substituto, mas se aquele desfecho 

substituto é o melhor desfecho substituto possível. [...]. MP. 

 

[...] É o típico tratamento de exame, porque nos estudos há falhas de verificação clínica de aspectos 

clínicos da indicação [...]. MP. 

 

[...] ficou claro a evidência de benefício, mas é para chamar a atenção que a gente está falando bem de 

desfechos intermediários substitutos, né? Ainda que haja uma correlação, uma expectativa de alguns 

desses desfechos, de questão pulmonar e de redução das exacerbações terem uma correlação, né? 

Talvez até direta, com a sobrevida, mas isso não é uma extrapolação que a gente pode fazer de uma 

forma muito direta. [...] Então que esteja clara, essa evidência é, é preciso ponderar isso [...]. MP. 

 

[...] Tem um estudo que foi apresentado que é observacional, não é de acompanhamento de pacientes a 

de registro, tanto no Reino Unido como de registro nos Estados Unidos, com um número relativamente 

grande de pacientes em que a gente observa assim, redução de desfechos, né? Proteção para desfechos 

como morte. [...]. MP. 



 

 

Quadro 14 - Categorias e elementos derivados do modelo conceitual e os resultados desta investigação (continua) 

Componentes e 

Descrição 

Elementos e 

Descrição 
Explicação analítica Exemplos de resultados encontrados 

Fatores normativos: 

 

Uma norma que foi 

estabelecida pela 

política e está 

codificada na mesma. 

Impacto orçamentário: 

 

A Conitec utiliza a 

ferramenta para 

geração de evidências 

sobre possíveis gastos 

da adoção de uma 

tecnologia versus o 

cenário sem a 

incorporação da 

mesma. 

Como forma de manejar o impacto 

orçamentário e o alto preço das tecnologias a 

Comissão utiliza subterfúgios como uma 

recomendação negativa preliminar do 

medicamento na tentativa de negociação do 

preço com a empresa demandante. 

Geralmente o preço do medicamento não é 

aquele disponível de mercado para compras 

públicas e também pode não ser o mesmo 

oficializado nos relatórios devido a essas 

negociações. 

[...] então, o impacto orçamentário, assusta bastante, mas nesse tipo de caso, é muito 

difícil a gente dar um peso muito grande para a avaliação econômica na nossa decisão 

final, justamente porque fica difícil imputar num modelo desse, esse tipo de coisa [...] 

MP. 

 

[...] posso dar minha opinião? Só se reduzir preço, sem essa de doses gratuitas. MP. 

 

[...] você falou que o preço proposto para incorporação é superior ao que se encontrou 

de compra do Ministério, é isso? Eu estava verificando isso agora de manhã, mesmo no 

banco de preços, todas as compras estão com o mesmo preço, com o valor unitário do 

comprimido de R$ 863, que dá para 56 comprimidos, R$ 48.000 e o preço proposto 

para incorporação é de R$ 67.000. MP. 

 

[...] A cláusula que não foi cumprida foi a questão do preço. A gente tem que avaliar 

então se a gente encaminha pra exclusão por conta desse não cumprimento do que 

estava na portaria de redução de preço ou não. MP. 

 

[...] eu considero que ainda teria aí um espaço grande de negociação, de preços, de 

redução de preço. A gente deveria encaminhar para consulta pública. Eu disse, é de 

sentido de ser desfavorável. Nesse primeiro momento [...] MP. 

 

[...] pelo menos tem que ser no mesmo valor (econômico). O próprio modelo de 

avaliação econômica da empresa foi de custo minimização. Isso é o reconhecimento de 

que realmente não tem vantagem de eficácia. MP. 

 

[...] também do valor, do preço. Embora, nunca seja o preço que sai no relatório da 

Conitec, o que vai valer no final é apenas para nós termos um valor de medida e 

geralmente não é ele. MP. 

 

[...] então a gente já tinha avaliado esse medicamento final de dois mil e dezoito, fez o 

protocolo e a tendência foi a questão da negociação de preço [...].MP. 

 

  



 

 

Quadro 14 - Categorias e elementos derivados do modelo conceitual e os resultados desta investigação (continua) 

Componentes e 

Descrição 
Elementos e Descrição Explicação analítica Exemplos de resultados encontrados 

Fatores 

normativos: 

 

Uma norma que 

foi estabelecida 

pela política e está 

codificada na 

mesma. 

Análise de custo-

efetividade: 

 

Avaliação econômica na 

qual se examinam tantos 

os custos calculados em 

valores monetários 

como as consequências 

(desfechos) de 

tratamentos de saúde em 

unidades clínico-

epidemiológicas 

tornando possível 

determinar se uma nova 

tecnologia ou 

intervenção em saúde 

gera um benefício 

líquido para a 

sociedade. 

Uma visão do plenário era que poderia haver 

considerações em relação ao custo das intervenções 

relacionadas a economia subjacente, por meio de 

recursos indiretos, por exemplo, menores 

internações ou menor utilização de medicamentos 

relacionados. No entanto, as evidências precisariam 

ser verificadas por estudos de vida real ou 

econômicos. A grande parte dos membros tendeu a 

concordar que considerar as consequências da 

intervenção para além de outros custos médicos era 

uma questão lógica, mas frequentemente 

imensurável, o que se deparava com a incerteza em 

comparação com os custos da terapia em si. 

[...] os membros da Conitec recomendaram preliminarmente, por unanimidade, a 

não incorporação do [...] devido ao custo elevado do medicamento, acarretando uma 

razão de custo-efetividade extremamente alta. RR. 

 

[...] considerando que existem incorporadas outras alternativas para a doença, não 

se justifica a incorporação de uma tecnologia mais onerosa que não apresente 

evidência de superioridade terapêutica. RR. 

Fatores 

normativos: 

 

Uma norma que 

foi estabelecida 

pela política e está 

codificada na 

mesma. 

Aspectos legais e 

organizacionais: 

 

Requerimentos legais de 

garantia e regulação 

dentro do sistema de 

saúde. 

Tratativas com descontos indiretos concedidos pelas 

empresas farmacêuticas pela isenção de impostos do 

medicamento e doses gratuitas foram questões que 

tiveram uma recomendação negativa nas tomadas de 

decisões da Comissão. 

A organização dos serviços na utilização do 

medicamento, incluindo as barreiras relacionadas à 

infraestrutura, principalmente em cidades pequenas 

e remotas e, as estratégias utilizadas para superar as 

barreiras ligadas à infraestrutura física e 

organizacional não foram bem descritas ou 

discutidas, se restringindo apenas a ampliação de 

testes diagnósticos. 

[...] eu ia até falar sobre isso, porque assim a gente nosso contrato de Ministério da 

saúde ou das secretarias estaduais municipais, pelo menos pela regra que existe hoje 

são contratos anuais, né? Então não tem nenhuma garantia de que esse desconto de 

50% praticamente, né? Ele tá dando aí, não desconto na verdade tá dando 2 frascos, 

né? É, você leva 4 e paga 2, né? Não tem nenhuma garantia de que isso vai de 

realizar nos anos subsequentes. MP. 

 

[...] apesar de ter sido feita proposta, por parte da empresa de doação de doses do 

medicamento, que poderia equiparar os custos com a compra dos mesmos, a 

operacionalização da proposta se mostrou inviável tendo em vista o arcabouço legal 

e logístico no SUS. RR. 

[...] quanto a isenção de impostos, os membros discutiram que não há atualização da 

lista desde 2014, não sendo recomendável fazer as estimativas econômicas com as 

isenções. Além disso, a proposta de bonificação não fornece uma garantia a longo 

prazo. RR. 



 

 

Quadro 14 - Categorias e elementos derivados do modelo conceitual e os resultados desta investigação (continua) 

Componentes e Descrição 
Elementos e 

Descrição 
Explicação analítica Exemplos de resultados encontrados 

Fatores normativos: 

 

Uma norma que foi 

estabelecida pela política e está 

codificada na mesma. 

Incertezas: 

 

Falta de 

conhecimento sobre 

o estado futuro 

diante de uma 

situação, seja ela 

clínica ou 

econômica, legal ou 

interpessoal. 

Uma característica aparentemente 

consistente em todo o trabalho da 

Comissão é o reconhecimento das 

incertezas e formas de manejar 

elas por meio de distintos 

mecanismos, entre eles: utilização 

da tecnologia para subgrupos de 

pacientes, com critérios de início e 

parada, ao invés de rejeitar 

totalmente as tecnologias para as 

quais a base de evidências é 

relativamente fraca, condicionais 

com redução significativa de 

preço, utilização de ensaios 

observacionais do medicamento, 

mecanismo de reavaliação pós-

incorporação dentro da 

modalidade ad-experimentum e o 

uso de evidências anedóticas 

provenientes de especialistas 

clínicos ou pacientes. 

[...] na época a gente avaliou isso, teve uma discussão grande e a gente entendeu que a apesar 

da baixa evidência a gente ia fazer condicionais em que a gente ia acompanhar esses 

pacientes. MP. 

 

[...] É uma questão ética, que nem transplante de órgão, aquele que retira o órgão não é 

aquele que transplanta, é para garantir uma total independência desse dois. [...] é que todas 

essas propostas, eu diria de venda casada, vou chamar de casada, porque você vende o teste 

junto com o remédio, uma série de coisas desse tipo elas geram uma profunda, algumas 

inseguranças, algumas questões éticas. MP. 

 

[...] “Então é difícil a gente mensurar o que é redução significativa. E significativa é uma 

coisa que a gente não consegue muito bem definir principalmente tem muito subjetivo tá? 

MP. 

 

[...] É nicho. É tratamento de exame (…), é muito, muito perigoso. Qualquer alteração 

genética vai se transformar em tratar o exame. É o típico tratamento de exame, porque nos 

estudos há falhas de verificação clínica de aspectos clínicos da indicação. MP. 

 

[...] E essa questão aí que gera um pouquinho de insegurança na gente, da Genotipagem, que 

está embutida em algo[...]. MP. 

 

[...] quando se embute alguma coisa no preço de um medicamento, é importante saber por 

quanto tempo é a primeira compra. [...] dá uma incerteza de programação, de prospecção 

econômica, não é?. MP. 
Fatores empíricos: 

 

Uma regra que foi estabelecida 

através da prática e não está 

codificada na política. As 

declarações podem derivar de uma 

variedade de fontes, incluindo 

teoria moral, noções de preferência 

social real ou percebida e das 

crenças ideológicas de um 

determinado grupo. 

Necessidade clínica 

não atendida: 

 

Disponibilidade de 

tratamentos a 

determinado grupo 

populacional ou área 

terapêutica prioritária 

sem acesso a 

tratamentos no sistema 

de saúde. 

A necessidade clínica contribuiu 

para uma imagem mista e 

arbitrária entre diferentes doenças 

raras e entre outros fatores de 

influência na Conitec. Esse critério 

foi adicionado, ou considerado nas 

avaliações dos medicamentos após 

a consulta pública. 

[...] É o único medicamento existente no mercado para a doença [...]. CP – TC. 

 

A doença é gravíssima, rara. Não existe nenhum outro medicamento eficaz disponível no sus 

para seu tratamento [...]. Não pode haver negligência com essa população de doença rara, 

que acaba ficando marginalizada no sistema sanitário por falta de assistência [...]. CP -TC. 



 

 

Quadro 14 - Categorias e elementos derivados do modelo conceitual e os resultados desta investigação (continua) 

Componentes e 

Descrição 

Elementos e 

Descrição 
Explicação analítica Exemplos de resultados encontrados 

Fatores empíricos: 

 

Uma regra que foi 

estabelecida através da 

prática e não está 

codificada na política e 

nas normas. As 

declarações podem 

derivar de uma 

variedade de fontes, 

incluindo a teoria 

moral, noções de 

preferência social real 

ou percebida e das 

crenças ideológicas de 

um determinado grupo. 

Raridade: 

 

As doenças raras são 

tratadas de forma igual 

às condições 

prevalentes e os 

critérios de tomada de 

decisão são os mesmos 

de outras doenças na 

Conitec. O fato deriva 

a ausência de 

normativa ou programa 

para priorização de 

critérios de avaliação 

específicos de 

avaliação desses 

medicamentos. 

A raridade de uma condição e sua 

consideração como critério fundamental se 

tornou ocasionalmente influente na tomada 

de decisão. 

[...] Os benefícios adicionais em sobrevida e qualidade de vida, identificados por meio 

de modelagem, representariam uma razão de custo-efetividade incremental elevada. 

Entretanto, devem ser considerados outros critérios para a tomada de decisão, como a 

raridade da doença, elevada carga de morbimortalidade e prioridades em saúde. RR. 

 

 

Judicialização: 

 

A judicialização do 

medicamento como 

critério ou causa da 

incorporação não é 

formalmente um 

critério na abordagem 

da Conitec, não 

interferindo na 

consciência da 

Comissão tal fator. 

A judicialização do medicamento pode ser 

reconhecida como fator da tomada de decisão 

devido a repetidas falas que o medicamento 

possui altas demandas aportadas no ente 

federal e nos estaduais. Houve um 

mecanismo de manejar a judicialização para 

acompanhamento destes pacientes no sistema 

administrativo com uma previsibilidade 

maior do orçamento e também geração de 

evidências de mundo real da efetividade da 

tecnologia. A judicialização poderia servir de 

mecanismo para subsidiar a tomada de 

decisão caso esses pacientes fossem 

acompanhados visando a geração de dados de 

mundo real. 

[...]. Ele já é judicializado há muito tempo, né? Uma pessoa tem quatrocentos e 

cinquenta e sete processos judiciais ativos aqui no Ministério da Saúde, né? Vocês têm 

nos estados também. MP. 

 

[...] eu sei que a gente não analisa ações judiciais, tudo aquilo que a gente já discutiu 

vinte vezes, mas seria muito positivo pra nós no futuro, quando olhar uma 

incorporação, falar: olha, poxa, tem duzentas pessoas com processo judicial mostrando 

que tem uma evolução positiva ou não está demonstrando evolução nenhuma, e a gente 

teria uma “aspa” aí de vida real efetiva. Porque hoje a gente não tem vida real sobre 

esse produto, né? MP. 

 

[...] então a gente realmente não tem controle sobre essa situação no judiciário tá? Ela é 

bem mais complicada. MP. 

 

  



 

 

Quadro 14 - Categorias e elementos derivados do modelo conceitual e os resultados desta investigação (continua) 

Componentes e 

Descrição 

Elementos e 

Descrição 
Explicação analítica Exemplos de resultados encontrados 

Fatores empíricos: 

 

Uma regra que foi 

estabelecida através da 

prática e não está 

codificada na política. 

As declarações podem 

derivar de uma 

variedade de fontes, 

incluindo teoria moral, 

noções de preferência 

social real ou percebida 

e das crenças 

ideológicas de um 

determinado grupo. 

Gravidade da doença: 

 

A gravidade subjacente 

da tecnologia não é 

previamente 

reconhecida como 

diferencial em relação 

a outras doenças mais 

prevalentes. 

A influência existente da gravidade da 

doença pode ser ilustrada no contexto dos 

tratamentos onde algumas doenças raras ou 

terminais têm um peso maior sob o 

argumento de que a sociedade dá um valor 

diferenciado a esses pacientes. 

[...] A maioria dos membros consideraram a gravidade e evolução da doença e 

ponderaram que mais estudos são necessários para estimar o benefício clínico real do 

medicamento, daí a necessidade de reavaliação em três anos. Relatório de 

recomendação. RR. 

 

[...] consideraram a gravidade e evolução da doença. RR. 

Fatores empíricos: 

 

Uma regra que foi 

estabelecida através da 

prática e não está 

codificada na política. 

As declarações podem 

derivar de uma 

variedade de fontes, 

incluindo teoria moral, 

noções de preferência 

social real ou percebida 

e das crenças 

ideológicas de um 

determinado grupo. 

Produtividade: 

 

Dois medicamentos 

que geram o mesmo 

ganho em saúde 

incremental em que um 

é prestado a uma 

população em idade 

ativa e o outro a 

aposentados, se a 

população em idade 

ativa experimenta um 

aumento no tempo de 

trabalho, isso pode ser 

incluído como um 

elemento de valor 

adicional. 

O elemento de valor da produtividade foi 

constatado como um elemento adicional 

trazido durante a participação social de um 

usuário na etapa de avaliação. 

[...] eu estou trabalhando sim agora, deu uma parada por conta da pandemia a queda de 

viagem, mas eu continuo trabalhando, felizmente, e por conta do medicamento, como 

eu comentei agora eu posso viajar por conta dele. U. 

  



 

 

Quadro 14 - Categorias e elementos derivados do modelo conceitual e os resultados desta investigação (continua) 

Componentes e 

Descrição 

Elementos e 

Descrição 
Explicação analítica Exemplos de resultados encontrados 

As racionalidades dos 

envolvidos: 

 

Uma conclusão 

considerada alcançada 

através da avaliação de 

informações relevantes 

para um contexto ou 

caso específico dado o 

que se acredita e o 

porquê. 

Os demandantes: 

 

Demandas internas são 

melhor sucedidas que 

as externas, possuindo 

a Comissão uma 

preferência aos 

demandantes. A 

indústria farmacêutica 

cria um ambiente de 

tensionamento com 

expressiva demanda, 

alta mobilização em 

consultas públicas e 

ênfase em 

medicamentos do 

Componente 

Especializado da 

Assistência 

Farmacêutica. 

No estudo de caso, não foi 

observado uma preferência da 

Comissão intencionalmente a 

demandas internas ou externas. No 

entanto, particularmente a empresa 

demandante foi ativa nas consultas 

públicas e pode representar esse um 

meio de influência. 

[...] (1) considerar o principal desfecho [...] na sobrevida geral dos pacientes tratados; e (2) levar 

em consideração que se trata de doença rara e, consequentemente, .... à qualidade das evidências 

ao relembrar as particularidades [...] CP – EF. 

 

Os representantes 

organizados ou a 

sociedade civil: 

 

A inclusão de 

julgamentos de valor 

social adicionais, para 

além da avaliação clínica 

e econômica não foi 

identificada como um 

critério explícito para 

ajudar a explicar as 

recomendações de 

decisão da Conitec 

O posicionamento e a participação 

dos usuários e das consultas 

públicas, incluindo os especialistas, 

profissionais de saúde, pacientes, 

famílias influenciou as decisões 

sobre a incorporação de tecnologias. 

Mesmo com evidências classificadas 

como baixas ou muito baixas, as 

opiniões expressas nas consultas 

reverteram a posição inicial da 

Conitec. 

[...] a principal limitação ao acesso â medicação é seu elevado custo, revelando-se a medicação 

de maior custo entre aquelas atendidas por via judiciais no Ministério da Saúde. Diante do 

contexto limitado de verbas disponíveis ao SUS, a indicação indiscriminada da droga poderia 

trazer graves consequências ao orçamento público [...] CP - SP. 

 

[...] agora é, e quero ressaltar que, apesar de numerosa e repetitiva a contribuição pública [...] 

quando a gente está falando de doenças graves, doenças degenerativas, doenças raras, ela 

agregou bastante também. MP. 

 

[...] 95,30% discordavam da recomendação preliminar da Conitec [...] 

Após consulta pública o plenário decidiu incorporar o medicamento para pacientes acima de 6 

anos, no âmbito do Sistema Único de Saúde - SUS, conforme estabelecido pelo Ministério da 

Saúde e com reavaliação após três anos [...]. RR. 



 

 

Quadro 14 - Categorias e elementos derivados do modelo conceitual e os resultados desta investigação (conclusão) 

Componentes e 

Descrição 

Elementos e 

Descrição 
Explicação analítica Exemplos de resultados encontrados 

As racionalidades dos 

envolvidos: 

 

Uma conclusão 

considerada alcançada 

através da avaliação de 

informações relevantes 

para um contexto ou 

caso específico dado o 

que se acredita e o 

porquê. 

O plenário da Conitec: 

 

As decisões resultam 

de uma escolha 

técnico-racional, 

econômica, política e 

racionalmente limitada. 

A racionalidade expressada pelos membros 

do plenário, por meio das falas dos atores, 

destaca princípios de julgamentos sociais, 

severidade da doença, equidade, prioridades 

em saúde, carga da doença e sustentabilidade 

do sistema de saúde exercendo graus de 

influência de acordo com o poder de 

barganha político. As decisões resultam do 

encontro de correntes independentes que se 

alinham a uma situação de escolha em 

comum. 

[...] em que mundo nós estamos? Porque nenhum brasileiro ganha 24.000 por ano, a 

maioria não ganha. Até que ponto nós vamos? Ou seja, o SUS não é uma farmácia que 

tem de ficar botando remédio, botando remédio, só porque o remédio existe porque 

alguém quer, quer, quer vender. Então, no que você fala assim, o que é que o sistema é? 

O que é que o sistema assume como responsabilidade de garantir a sustentabilidade 

disso. No máximo que pode acontecer com esse remédio, vai botar mais um remédio 

para a doença? Assim, como para artrite reumatoide, para a artrite psoríasica. MP. 

 

[...] libera os familiares e os cuidadores daquele paciente para se tornarem 

economicamente ativos de novo, né? [...] MP. 

 

[...] e até uma discussão que volta e meia a gente faz, como ponderar melhor essa parte 

de experiência e opinião, que eu vejo que a gente supervaloriza as contribuições 

técnico-científicas e, apesar de serem repassadas à exaustão [...] eu não sei como a 

gente pode ponderar melhor essas contribuições em relação a participação efusiva de 

contribuições públicas de uma recomendação. MP. 

Legenda: MP = membro do plenário; RR = relatório de recomendação; CP = consulta pública; U = usuário; SP = sociedade de pacientes; e EF = empresa farmacêutica. 

Fonte: elaborado pelo autor (2022). 

 



 

 

9.4 DISCUSSÃO  

 

Este estudo identificou os julgamentos de valor analisados a partir da interpretação de 

um modelo conceitual de como ocorre o processo de tomada de decisão da Conitec para quatro 

casos avaliados para doenças raras. A análise dos dados destacou diferentes categorias que se 

interrelacionam e podem elucidar as formas de explicar o trabalho da Conitec com um padrão 

de influência de critérios “formais”, ou seja, os normativos, quanto “informais” ou “limitados” 

ou seja, os empíricos, na avaliação de medicamentos de alto preço para doenças raras.  

Os resultados da nossa análise demonstram o amplo reconhecimento de que a 

avaliação de terapias para doenças raras, torna difícil para a Comissão brasileira tomar decisões 

baseadas em critérios normativos de custo-efetividade, não sendo a relação incremental 

comparativa a outras terapias decisiva para a tomada de decisão desses medicamentos. A nível 

internacional, há evidências de que as decisões relacionadas à eficácia clínica, ao custo e à 

escala do impacto orçamentário da implementação desses medicamentos, quando considerados 

isoladamente em uma ATS, criam mais riscos do que benefícios nos serviços de saúde e para 

população (CHAMPION et al., 2021). A Conitec opera, portanto, para além da ATS 

isoladamente e busca superar suas limitações. 

Os principais resultados descritos sinalizam para um ambiente de incertezas na tomada 

de decisão – tanto aquelas claramente percebidas e explicitadas pelos membros da Comissão, 

como aquelas identificadas na análise dos processos em questão. Os elementos relacionados às 

incertezas normativas, encontrados neste estudo foram: a incerteza da eficácia clínica e a 

segurança a longo prazo, incertezas nos parâmetros estruturais e nos parâmetros dos modelos 

econômicos, a alta razão de custo-efetividade incremental e as incertezas de acessibilidade no 

quesito dos aspectos organizacionais desses medicamentos no sistema, como, por exemplo, a 

necessidade de exames genéticos e diagnósticos com especialistas. Essas incertezas foram 

abordadas por mecanismos individuais e coletivos, como aqueles descritos em nossos 

resultados (Quadro 14). Em parte, essas incertezas são derivadas dos marcos regulatórios e 

políticos que fazem parte do ciclo de vida do medicamento, incluindo o incentivo ao 

desenvolvimento de novos produtos farmacêuticos na área de doenças raras, com aprovações 

aceleradas dessas tecnologias e a precificação desses medicamentos no País (VICENTE et al., 

2022).  

Desse modo, quando há incertezas acerca dos custos e dos benefícios futuros, incorre 

à Comissão manejar a tomada de decisão dita racionalmente técnica. Nesse sentido, a Conitec 



 

 

adotou novos elementos centrais ou adicionais de valor de modo deliberativo, conforme 

descritos na categoria de elementos empíricos deste estudo (Quadro 14). Várias dimensões têm 

sido levantadas ao avaliar o valor de novos produtos farmacêuticos em outros países 

(ANGELIS; KANAVOS, 2017; ANNEMANS et al., 2017; LAKDAWALLA et al., 2018), e 

algumas delas foram as mesmas encontrados em nossa análise, tais como a necessidade clínica 

não atendida, a gravidade da doença, a produtividade e a raridade da doença na população a ser 

atendida. Muitos desses elementos são derivados da confiança em relatos de profissionais ou 

da sociedade referente às perspectivas e valores, contextos e situações, e quanto à tolerância ao 

risco dos deliberadores. Muitos desses elementos são derivados da confiança em relatos de 

profissionais ou da sociedade. Alguns atores internacionais já destacaram algumas formas de 

contornar as incertezas dos processos técnicos e muitas foram formas não racionais, por meio, 

por exemplo, da crença, esperança, fé ou evasão (ZINN, 2008). O fator adicional da 

judicialização para acesso ao medicamento como questão considerada no contexto do processo 

decisório foi um elemento encontrado apenas no contexto brasileiro, revelando a preocupação 

com a sustentabilidade do sistema de saúde. A interpretação das falas dos atores aponta 

fortemente para a incorporação do medicamento como um fator para diminuição do impacto no 

orçamento que onera os entes públicos no País. No entanto, o elemento inovação foi um fator 

observado e considerado em outros países, mas não discutido no âmbito do plenário da Conitec 

como elemento adicional. Muitas dessas formas de manejar as incertezas e como agrega-las 

estão gradualmente se institucionalizando em diversos países (DE FOLTER et al., 2018b; 

HANN et al., 2017; NICOD et al., 2019).  

No entanto, a principal questão que surge dos nossos resultados é: quando e como 

esses novos elementos empíricos serão considerados e em quais avaliações, bem como qual a 

carga de incertezas que o sistema está disposto a pagar? Essa questão ainda é abstrata e parece 

heterogênea na análise dos medicamentos para doenças raras pela Conitec. Compreende-se que 

os fatores empíricos de tomada de decisão relativos aos medicamentos podem estar alinhados, 

em certa parte, com os princípios do SUS e da PNGTS, na tentativa de atender de forma 

equitativa, integral, democrática, com participação social, as necessidades de saúde da 

população. Entretanto, por outro lado, a importância de transmitir claramente a presença e o 

impacto da incerteza de uma forma compreensível às partes interessadas pode estar sendo 

subestimada, ou seja, a disposição de uma agência de ATS de aceitar um nível mais alto de 

risco e decidir com uma base de evidências incertas em um ambiente de influências pode tornar 

problemática sua legitimidade a longo prazo. E isso pode se refletir em descrédito dos aspectos 



 

 

científicos ou na falta de confiança na ciência e nas tomadas de decisões de instituições 

governamentais. Internacionalmente o tema tem sido debatido e tomado em alta conta, 

apontando que as incertezas são inevitáveis, mas que devem ser claramente reconhecidas e 

comunicadas nas tomadas de decisões, em vez de serem ignoradas, disfarçadas, ou descartadas 

(TROWMAN; POWERS; OLLENDORF, 2021).  

Na medida em que as incertezas estão em constante crescimento, a Conitec parece 

estar mais susceptível a incorporar ou aceitar essa carga, definindo-a como necessidade de 

saúde do País. Um movimento crescente no Brasil são os acordos de partilha de risco, que 

podem ser insuficientes para lidar com todas as incertezas. Poderia ser considerado na ATS, 

por exemplo, um maior incentivo a estudos de vida real e mais oportunidades para os órgãos 

reguladores, Anvisa, CMED e Conitec se envolverem e alinharem registro, precificação e 

reembolso. Além disso, uma agenda de prioridades tecnológicas para o País, visando um melhor 

entendimento dos critérios, seria a adoção de novas estruturas analíticas de valor, por meio por 

exemplo da adoção da metodologia de decisão por multicritério. Até o momento, a metodologia 

aplicada pela Conitec não se configura como tal. Para ser definida como uma análise 

multicritério, a decisão deve caracterizar-se por critérios definidos explicitamente que 

compreende a atribuição de pesos e escores a esses critérios e preferências e ponderações pelos 

envolvidos. Já o que se observa nos processos decisórios na Conitec é uma analogia a análise 

de decisão por múltiplos critérios, em que se definiu uma “matriz de desempenho” da 

alternativa, sem que ocorra a atribuição de pesos ou o ranqueamento de escores oficialmente, 

ou seja, do que é relevante nessas variações de desempenho da tecnologia naquele cenário 

(CAMPOLINA et al., 2017; CAMPOLINA; CICONELLI, 2006).  

Por fim, ainda, é necessário refletir sobre influências contextuais externas e internas 

desempenhadas por diferentes atores e interpretadas a partir do modelo conceitual, 

compreendendo que os atores possuem fundamentos morais, sociais e políticos, não deixando 

a ATS de ser considerada a partir de um modelo sociotécnico, visto que existe uma série de 

influências categorizadas em termos de fontes de informação, interesses, características 

organizacionais, governança, liderança, geografia, economia e relacionamento com o governo 

(CALNAN, 2018; DAVIS et al., 2014).  

A racionalidade da Conitec neste estudo pode ser identificada a nível local, 

reconhecida no nível micro, derivada de decisões de correntes independentes desses atores que 

se alinham a uma situação de escolha em comum, na tentativa de obter finalidades e resultados 

tendo, nas tecnologias, extensões desses valores (LOUSADA; LIGIA; VALENTIM, 2010). As 



 

 

evidências dessas racionalidades sugerem que as influências internas parecem ser mais 

poderosas no processo de tomada de decisão, derivado de algumas falas predominantes de 

domínio dos interesses gerenciais e profissionais em detrimento aos sociais. Aliado ao isso, os 

resultados dessas relações tendem a ser caraterizadas em termos de confiança ou falta dela, 

particularmente na falta de confiança do plenário com as demandas dos fabricantes de 

medicamentos e confiança na fala dos especialistas clínicos e dos pacientes.  

Os resultados aqui descritos podem ainda reforçar características sobre a capacidade 

limitada da Comissão em processar todas essas informações de interesses conflitantes, devido 

às preferências e valores dos envolvidos e ao ambiente governamental no qual ela se situa, o 

que torna essa uma relação de pressão complexa.   



 

 

9.5 CONSIDERAÇÕES FINAIS 

 

Com base em nossa análise, a Conitec tem operado como uma Comissão que procura 

manejar as incertezas e os valores quando se trata da avaliação de medicamentos para doenças 

raras. Isso significa que o processo de tomada de decisão da Conitec, embora tente ser linear e 

racional, caracteriza-se por uma forma de navegação através dessas incertezas e dos valores 

inerentes do processo de ATS que, muitas vezes, não estão manifestados nos relatórios de 

decisão final da Comissão. Os marcos de valores que os atores consideram relevantes ficou, 

muitas vezes, arbitrário nas suas tomadas de decisão, em razão de depender de inúmeras 

racionalidades dos envolvidos no processo de avaliação do medicamento.  

Apesar de a análise da Conitec ser considerada com uma corporação que leva em 

consideração esses diversos fatores, há a necessidade de construir um processo padronização 

de agenda de critérios selecionados previamente e seus respectivos pesos na avaliação, para que 

haja um melhor entendimento dos elementos que levaram a Comissão a deliberar sobre 

determinados tratamentos. Além disso, as incertezas devem e precisam ser reconhecidas, sendo 

transmitidas de uma forma transparente e compreensível nos relatórios. Consistência e 

previsibilidade na forma como o plenário considera e gerencia a incerteza, incluindo a aceitação 

de novas metodologias e a dinâmica em torno das consequências das suas próprias deliberações 

é uma consideração chave para que a Comissão possa garantir legitimidade no País. 

 

Agradecimentos 

 

Este estudo foi financiado pela Coordenação de Aperfeiçoamento de Pessoal de Nível 

Superior (CAPES), Brasil. 

  



 

 

10 CONCLUSÕES FINAIS 

 

Em conclusão, no decorrer desta tese propôs-se identificar como a Conitec tem 

reconhecido e manejado as incertezas e os valores nas tomadas de decisão do mundo real. De 

uma forma mais abrangente, a concretização de pesquisas sobre esse fenômeno, parece ser 

significativa, visto que o preço de novas tecnologias em saúde, incluindo medicamentos, tem 

sido apontado como um fator chave para o aumento dos gastos em saúde no país. Além disso, 

um sistema de ATS mal estruturado pode levar a consequências no bem-estar dos indivíduos, 

iniquidades na qualidade em saúde e no atendimento, aumento da judicialização no país, falta 

de confiança nas tomadas de decisões da Comissão e a captura da saúde pública como um meio 

de capital de consumo do mercado. Nesse sentido, para que a política de Estado como a ATS 

se estabeleça de forma eficaz, discussões para melhorar a legitimidade da Conitec são 

fundamentais no país.  

A partir dessa caracterização, com base em nossos resultados, ficou evidenciado que a 

Conitec vem operando em um contexto de incertezas na avaliação de medicamentos de alto 

preço, especialmente para doenças raras, que fica expresso na ausência de elementos técnico-

científicos importantes preconizados nos seus relatórios. A falta desses elementos, tem levado 

a Comissão a manejar essas incertezas durante as suas apreciações. Frequentemente, a Conitec 

utiliza distintas estratégias e subterfúgios, visando considerar distintos marcos de valor, entre 

eles os éticos, sociais, operacionais, entre outros, na avaliação desses medicamentos. Nos 

últimos anos, devido ao papel ambíguo das incertezas na ATS, a Conitec tem considerado novos 

elementos de valor de forma heterogênea em suas decisões. Assim, o processo de tomada de 

decisão da Conitec, pôde ser caracterizado como uma forma de navegação ou negociação entre 

incertezas e valores. A falta de um processo linear em relação aos fatores empíricos nas suas 

decisões para o sistema de saúde brasileiro foi identificada como uma preocupação. Em parte, 

o fato pode também ser derivado dos marcos regulatórios e políticos que constituem o ciclo de 

vida do medicamento, incluindo as políticas farmacêuticas no País, como demonstrado no 

capítulo I dessa tese.  

Alguns mecanismos possíveis para o impulso dessa importante discussão são: um 

programa ou metodologia específica para avaliação de medicamentos aplicados a medicina 

especializada, como doenças raras, para determinar os principais impulsionadores de valor de 

alta relevância e baixa relevância nas avaliações de benefícios desses medicamentos, novos 

modelos de pagamento desses medicamentos que inclui analisar as incertezas e aliar inclusão 



 

 

da força de certeza nas recomendações da Conitec e a inclusão de características do sistema de 

saúde, estruturas políticas, restrições operacionais e outros fatores contextuais importantes e 

relevantes nas discussões nos relatórios finais da Conitec. Considera-se importante que a 

discussão das incertezas não se torne restritiva a necessidade de acordos de compartilhamento 

de riscos, que visa mitigar as incertezas clínicas e econômicas. Como observado em outras 

realidades, muitos desses acordos não conseguiram suprimir todas as incertezas e podem ainda 

piorar as questões da eficiência alocativa e equidade, a transparência e legitimidade da 

Comissão à longo prazo. É necessário antes a definição da carga de incertezas que o SUS está 

disposto a pagar em determinadas áreas e a comunicação dessas incertezas às partes 

interessadas.  

Em suma, a nossa análise trouxe elementos iniciais das incertezas e valores para a 

discussão na ATS no Brasil, a qual ainda é embrionária, mas apresenta a caracterização da 

Conitec do ponto de vista prático do que considera justo em uma tomada de decisão e como o 

órgão necessita lidar com incertezas importantes nos seus processos decisórios. Espera-se que, 

nesse sentido, num futuro próximo, mais pesquisas possam se aprofundar nesses elementos de 

incertezas, sejam eles normativos ou empíricos e, que estão muitas vezes estão além do QALY, 

estimulando assim possíveis novas normas de funcionamento para a Comissão deliberar sobre 

um tratamento no sistema de saúde brasileiro. Espera-se aspirar a uma melhora da legitimidade 

da Comissão no País ao longo dos anos. 
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