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Resumo

Hemofilia € uma condi¢do hematoldgica rara e seu tratamento é alvo de inovacdo terapéutica. No encontro
entre necessidades do paciente, condutas do clinico e orientagdo do gestor de salde, surge o conflito: o proto-
colo é um minimo ou um maximo terapéutico? As decisdes clinicas em debate com a aloca¢do de recursos
levam a discussdo sobre equidade nestas situagdes-limite. O método do presente estudo é compreensivo, me-
diante analise bioética de 14 decisGes judiciais acerca do acesso ao tratamento de hemofilia. As decisdes de
garantia de acesso aos tratamentos pressupdem vinculagdo ética com o paciente; a clinica conserva uma di-
mensdo de equidade ao permitir que o tratamento seja singular e as doses previstas em protocolo sejam su-
gestbes e nao limites. Do ponto de vista ético, estas sdo expressées de justica, de precaugdo e de consideragao
dos interesses do paciente.

Palavras-chave: Hemofilia. Bioética. Equidade.

Resumen

Equidad en situaciones-limite: acceso al tratamiento para personas con hemofilia

La hemofilia es una enfermedad hematoldgica poco frecuente y su tratamiento es el objetivo de la innovacion
terapéutica. En el encuentro entre las necesidades del paciente, la conducta del clinico y la orientacion del
gestor de salud, surge el conflicto: ¢el protocuello es minimo o maximo terapéutico? Las decisiones clinicas en
debate con la asignacidn de recursos conducen a la discusidn sobre la equidad en estas situaciones-limite. El
método del presente estudio es integral, basado en el analisis bioético de 14 decisiones judiciales sobre el ac-
ceso al tratamiento de la hemofilia. Las decisiones para garantizar el acceso a los tratamientos presuponen un
vinculo ético con el paciente; la clinica mantiene una dimensidn de equidad, permitiendo que el tratamiento
sea singular y las dosis previstas en el protocolo sean sugerencias y no limites. Desde un punto de vista ético,
son expresiones de justicia, precaucion y consideracion de los intereses del paciente.

Palabras clave: Hemofilia. Bioética. Equidad.

Abstract

Equity in edge situations: access to treatment for people with hemophilia

Hemophilia is a rare hematological condition, and its treatment is the target of therapeutic innovation. In the
encounter between the patient's needs, the clinician's behavior and the health manager's orientation, the
conflict arises: is the clinical protocol a minimum or maximum? The clinical decisions in debate with the alloca-
tion of resources lead to the discussion about equity in these edge situations. The method of the present study
is comprehensive, based on bioethical analysis of 14 court decisions regarding access to hemophilia treatment.
Decisions to guarantee access to treatments presuppose an ethical link with the patient; the clinic maintains a
dimension of equity allowing that treatment be singular, and the doses provided for in the protocol are sugges-
tions and not limits. From an ethical point of view, these are expressions of justice, precaution, and consider
the patient's interests.

Keywords: Hemophilia. Bioethics. Equity.



Introdugao

A hemofilia € uma condi¢do genética, cronica e rara, caracterizada por alteragdo no sistema de coagulagido
do sangue que gera um permanente risco de hemorragia espontaneal. O tratamento se d4 pela reposicdo de
fator de coagulagdo (FC VIl ou FC IX), a fim de evitar sangramentos que, cumulativamente, sequelas e afetam
a as atividades didrias e a qualidade de vida das pessoas afetadas?. A chance de ocorrerem sangramentos gra-
ves ou em Orgdos vitais torna a vigilancia permanente. O cotidiano é marcado pela permanente recomendagado
de observar certos “limites fisicos” em nome da integridade fisica, impelindo a adogdo de um conjunto de téc-

nicas corporais restritivas, estratégias de alerta (a “aura” da hemorragia) e rituais de autocuidado®*.

As pessoas com doencas raras, como a hemofilia, relatam longos itinerarios terapéuticos®. A jornada do
adoecimento estabelece, a seus andarilhos, linguajar e condutas proprios; gera expectativas sobre as formas de
vida de quem é diagnosticado; prescreve comportamentos; estabelece seus cédigos e jurisdicdo especificos;
cria comunidades de iguais que buscam, na troca de seu sentipensar e de suas experiéncias, um bem viver®. A
vida de uma pessoa com hemofilia (PCH) é atravessada por histérias familiares de sofrimento, estigma e injusti-
¢a social” 8. Seringas, agulhas, crioprecipitado, inibidores, entre tantos procedimentos e artefatos técnicos, se

convertem numa liturgia didria ou semanal de aplicac3o de fator que garante n3o sangrar®.

Ao longo das ultimas décadas, o tratamento da hemofilia variou de transfusdes totais de sangue, reposicdo
de FC até a possibilidade recente de terapia génica’®. A tendéncia de incorporar inovacbes terapéuticas e as
mudangas nos protocolos clinicos para a atenc¢do integral a saide da PCH oferecem um registro historico e
sociotécnico peculiar, o que permite acompanhar parte da revolucdo biotecnolégica em saude, bem como

fornecem um panorama da relagdo entre os movimentos sociais pelo direito a saide e a Biotecnociéncia.

Os aspectos simbdlicos da hemofilia (a relagdo com o sangue) e as questdes concretas de viver com uma
condicdo hematoldgica rara remetem a necessidade de sentipensar (articular raciocinio e sentimentos) o adoe-
cimento, uma vez que este é um aspecto importante e singular da vida humana. Por em interagdo razao e
emogao pode ajudar a lidar com o diagndstico e a elaboragao a prépria condigdo, o que por vezes implica em
estar situado num lugar existencial solitario. Uma abordagem sentipensante pode proporcionar condi¢cGes para
gue a pessoa consiga dar significado aos processos que reconfiguram seu corpo, produzem experiéncias e me-
mérias, modificam comportamentos e transformam dindmicas sociais*2. Sentipensar o diagnoéstico situa a pes-
soa entre a percepg¢ado individual da dor e da alteragdo no corpo, passando pelo crivo da determinagdo objetiva
da natureza da lesdo, do progndstico e da terapéutica. Este processo é perpassado por apreensdes subjetivas e
intersubjetivas da enfermidade, seja pelo corpo individual ou pelo social, com boas introducées ao temal?133,
Nosso recorte tematico se refere a hemofilia e as doengas raras, um conjunto diverso de condi¢Ges que tém

ganhado destaque pela complexidade tematical**>.

No caso da hemofilia, a raridade e os modelos vigentes de cuidados de saude reforcam a necessidade de
compreender como a pluralidade de respostas organicas, percep¢ées, pensamentos, sentimentos, sensacées e
emocdes nos espacgos de interface entre cuidador/cuidado tornam este processo um evento para o qual nem

sempre é possivel uma descricdo objetiva. As questdes bioéticas concernentes ao acesso as tecnologias de



cuidado para hemofilia reforcam o aspecto conceitual de fronteira — trata-se de um “boundary object” — que
pode ser sentipensado. A proposta do presente artigo é aplicar essa concepc¢do de sentipensar na andlise da
seguinte questdo bioética: a da equidade em situa¢des-limite, particularmente, sobre a questao do acesso

singular a tratamento medicamentoso preventivo para pessoas com hemofilia.

E importante entender que a reposicdo profilatica de FC é o “standard of care” para a pessoa com hemofi-
lial®. Segundo alguns pesquisadores, “os atuais regimes de profilaxia de dose fixa com base no peso s3o efica-
zes; no entanto, eles ndo tém flexibilidade e geralmente falham em atender as necessidades e expectativas
individuais dos pacientes” e desenvolvimentos recentes no tratamento da hemofilia oferecem novas oportuni-
dades para uma profilaxia mais personalizada”?’. Os avancos biotecnoldgicos tém permitido a substituicio dos
hemoderivados por medicamentos bioldgicos. Mas sua incorporagdao em sistemas de saude requer o estabele-
cimento de protocolos padronizados, cujo alvo é o “paciente-médio”, um ente estatistico derivado de medidas

epidemioldgicas das formas de tratamento.

Os tratamentos para hemofilia tém sido dispensados para este “paciente-médio hipotético”, o que permite
planejamento e adequagdo da logistica de aquisigdo/distribuicdo de medicamentos e ordenamento financeiro
por parte do gestor do sistema de saude. Mas, no espago clinico, este quadro se confronta com a ldgica de
administracdo individualizada de medicamento. A customiza¢do do tratamento responde a necessidade direta
do paciente. A estimativa de dose per capta de medicamento se liga as logicas de gestdo, implicadas nas rela-
¢Oes entre Estado e Mercado. Nesse contexto, ao menos trés perspectivas sdao postas a interagir: a orientagao
do gestor do sistema de saude, a conduta do clinico e a necessidade do paciente. E assim se conforma uma

situagdo-limite: se o protocolo é um maximo ou um minimo terapéutico.

Método

A bioética é uma ética da vida e da salde, e se ocupa da “vida moral como é praticada, ndo (apenas) como
é teorizada”'®. Enquanto ética aplicada, busca a resolu¢io de problemas praticos nos campos biomédico, bio-
tecnoldgico, sanitario, social e ambiental, sejam situacGes persistentes ou emergentes, por meio da considera-
¢do dos elementos que compdem uma situagdo de conflito e mediante analise de pressupostos e desdobra-
mentos do processo de tomada de decisdo naquela situagdo. E ha muita discussdo na literatura acerca de qual
seria a vocacdo metodoldgica da bioética'®?°. Na presente pesquisa tentaremos harmonizar pressupostos de

uma bioética empirica com correntes de pensamento trabalhadas na Catedra Unesco de Bioética da UnB.
S30 trés as dimens&es que precisam ser alcancadas no processo de pesquisa em bioética®®:

(a) A condigao veridica: o processo de pesquisa deve tentar garantir que a questdo ética sendo pes-
guisada seja genuina e auténtica, enquadrada em termos da maneira como é vivida e negociada
na pratica por atores morais, em vez de construida em abstrato por um tedrico moral.

(b) A condicao realista: o processo de pesquisa deve tentar garantir que a andlise atenda as circuns-
tancias nas quais os atores morais se encontram e presta a devida consideragao a fatores que po-

dem restringir ou limitar as agGes ou escolhas disponiveis para os atores.



(c) A condigdo pragmatica: o processo de pesquisa deve tentar gerar conclusdes e/ou solugdes para
os problemas normativos que sejam suficientemente respeitosas e que envolvam as preocupa-

¢Oes e questdes das partes interessadas, de forma que possam ser aceitas e implementadas.

A abordagem metodoldgica que aqui se propGe é socialmente situada e compreensiva, trazendo co-
nhecimentos, elementos, percepcdes e assergdes, com base na proximidade e vivéncia do fendmeno sentipen-
sado. Trata-se de uma anélise bioética de situacdo (ndo puramente casuistica/comparativa ou detida em obje-
¢des de consciéncia ou conflitos morais particulares?®), na qual sdo ponderadas as multidimensdes da situa¢io
de conflito, resguardando um esforco de harmonizagdo entre ontologias, epistemologias e frameworks teori-

cos’8,

O primeiro passo do processo se refere a identificagdo da natureza do problema bioético (se emer-
gente ou persistente?’), isto é, a observac¢do sentipensante da situacio que se pde para andlise . Nesse instante
assume-se que o conflito de interesses existe e faz sentido, isto é, que existe um conflito moral e pode ser
descrito e para o qual sdo possiveis respostas ou proposicdes (no caso de dilemas). Nesta etapa é necessdrio se
descrever o contexto da questdo moral posta em evidéncia, com a verificagdo da realidade (complexa e concre-

ta 28) e dos indicadores (sociais, sanitarios, epidemioldgicos, etc.) disponiveis.

O processo de pesquisa respeitou o fato de que as discussdes em bioética tém cardter interdisciplinar. As-
sim estabelecemos que os elementos que compdem a questdo ética a ser investigada também s3o atravessa-
dos por esta caracteristica, isto é, sdo objetos de fronteira. O topico escolhido, na presente pesquisa, foi o
acesso a tratamento para hemofilia. Os descritores relativos a bioética sdo: (a) numa dimensdo macrobioética
- responsabilidade social e justica em salde; e, (b) numa dimens3do microbioética - vulnerabilidade, justica

“

(como “fairness”, assumindo-se certa dimensdo intraduzivel desta palavra, que corriqueiramente tem sido
entendida como equidade), regra do resgate e principio do ndo-abandono. Buscou-se também, de forma con-
catenada, os termos hemofilia, profilaxia, tratamento e bioética, em inglés e portugués, nas bases MEDLINE e

SCIELO.

Esta etapa possui uma dimensdo narrativa, no qual se pode fazer oitiva de pessoas, grupos, instituicoes e
até mesmo objetos ou artefatos que possuam agéncia no mundo. Manchola enumera caminhos para que a
coleta da narrativa se proceda?>3, e apresenta uma perspectiva que é adotada no presente trabalho, a partir

dos textos de Nussbaum:

“Nussbaum ha destacado en varias de sus obras que los elementos narrativos, en algunos
momentos generados por el método socrdtico, pueden enriquecer el juicio moral, al producir
en los actores que deciden emociones como la empatia y la compasion. Segun la autora, estos
elementos pueden redundar en decisiones morales mds ricas, en las que se tomen en conside-
racion los diversos matices que las historias — contrario a los simples casos o relatos — inclu-
yen, entre otros: escenarios, tiempos, personajes, tradiciones, sentimientos, valores y princi-
pios diversos.”3!

A fim de captar outras vozes envolvidas na questdo dos conflitos no acesso ao tratamento de hemofi-
lia, e entendendo que esse tema envolve o processo de tomada de decisdo, em ambitos da saude que trans-

cendem a clinica, foi necessario pesquisar em instituicdes voltadas a esta finalidade. Buscamos outro espago



em que o conflito é aparente: o Poder Judicidrio. Coletamos decisdes dos tribunais locais e superiores, numa
inicial analise dos processos presentes no sistema judicial (NATJUS), a partir de documentos disponiveis nos
préprios sitios eletrdnicos das instituicdes. Elencamos a Portaria 725/2018/SES-DF32 como um ponto de partida
normativo. Foi realizada uma pesquisa jurisprudencial na base de dados do Tribunal de Justi¢a do Distrito Fede-
ral e dos Territérios (TJDFT) e no Tribunal Regional Federal da 12 Regido (TRF1) — circunscri¢do do DF -, sem
inclusdo das bases de dados dos Tribunais Superiores, com uso das palavras-chave hemofilia, medicamento,

medicagdo e fornecimento. Foram excluidos os temas penais e previdencidrios.

O segundo passo da analise corresponde ao sentipensar as possiveis respostas ou proposigées a serem
apresentadas para dirimir o conflito ético. Sentipensamento é um termo coletado da sabedoria popular co-
lombiana, pelo socidlogo Borda? e por Galeano3, sendo repercutido por Santos®, Moraes & Torre3®:

“Na cultura do Caribe colombiano, e mais especificamente na cultura ribeirinha do rio Grande
de La Magdalena, que transporta suas dguas até o Oceano Atldntico, o homem-tartaruga que
sabe ser aguentador para enfrentar reveses na vida e para superd-los, que na adversidade se
recolhe para em sequida voltar a existéncia com a mesma energia de antes, é também o ho-
mem Sentipensante que combina razdo e amor, corpo e corag¢do, para se livrar de todas as

(mds) formagbes que quebram essa harmonia e para dizer a verdade, tal qual descreve Eduar-
do Galeano no Livro dos Abracos, em homenagem aos pescadores da costa colombiana.”3

Trata-se, portanto, da integracgdo de sentir-pensar-agir: um processo cognitivo-emocional incorporado,
que estd em forte contraste com o desprendimento desencarnado e abstrato do racionalismo cartesiano. De
certa forma, é um fortuito encontro entre a sabedoria popular e a neurociéncia, pondo em evidéncia que dife-
rentes epistemologias, em certas circunstancias, podem coexistir e dialogar. Trata-se de revisitar as narrativas e
de fazer um exercicio de compreensdo da natureza dos argumentos dos diferentes agentes, atentando-se para
quais normas, virtudes, principios e valores foram evocados no processo. Damasio, por exemplo, afirma que
"N&o somos mdquinas de pensar, somos mdquinas de sentir que pensam"¥. Estes pensamentos encontram

ecos em textos de outros autores38303°,

Nesta etapa, os aspectos simbdlicos, técnicos, politicos, econdmicos, histdricos e sociais podem se
tornar vetores de analise, por constituirem o contexto complexo e concreto no qual se da o conflito moral.
Neste momento, é possivel evocar instrumentos, normativas e teorias, como por exemplo a Declaragdo Univer-
sal sobre Bioética e Direitos Humanos, para auxiliar na organizacdo de uma possivel resposta ao conflito. E
neste processo, ndo se deve desconsiderar aspectos subjetivos do conflito que podem afetar os envolvidos,
como por exemplo, sentimento de injustica ou de temor ou de abandono ou de inconformismo com a situagdo-
problema. Isto é, ndo se assume a falsa dualidade razdo-sentimento. O raciocinio moral é sempre implicado ou
situado. Sempre envolve um balango entre razdo e emogdes morais, ainda que certas escolas de pensamento

ético insistam numa proposta de arregimentagao exclusiva da razao.

E, por fim, busca-se elementos tedricos e argumentos através dos quais justifica-se a decisdo ética
formulada, em articulagdo com a realidade concreta do sistema-mundo, com certo grau de conceptualiza¢dao
abstrata e de experimentacdo ativa, o que permitira verificar se o conjunto de avaliagGes ou julgamentos éticos

alcancados sdo pertinentes na resolugao da situacdo de conflito.



Desenvolvimento
Situagdo-limite

Em 1976, no discurso de abertura de um congresso mundial de hemofilia, o hematologista llsley In-

gram afirmou:

A histdria da hemofilia mostra a mente humana tentando definir e abranger um misterioso e
fascinante fendmeno; e, também, o coragdo humano, respondendo ao desafio de repetidas
adversidades °.

Estas adversidades sdo as situagdes-limite. Trata-se de um conceito polissémico, mas alguns autores dao
pistas de como é possivel articula-lo com a questdo da equidade no acesso aos tratamentos para hemofilia. No
senso comum, é aquela situagdo em que se vivencia experiéncias diferentes daquelas decorrentes de situagGes
ordindrias ou corriqueiras. Para Berlinguer®!, os avancos biotecnocientificos trazem questdes morais que se
situam na fronteira, isto é, as inovagGes tecnoldgicas no campo biomédico (situagGes emergentes) desafiam
certas concepcdes e normas vigentes, conformando situacdes-limite. Para Freire®?, tais situacdes se referem as
condigcBes historicas que impedem as pessoas de terem liberdade e no qual ha grandes assimetrias socioeco-
ndmicas. Jaspers afirma que o termo situagdo-limite tem uma conotagdo existencial (morte, sofrimento, luta,
culpa) decorrente de certas circunstancias da vida*®. Leopoldo e Silva, assumindo que “no plano da deciséo

n 44

ética, os fatores objetivo e subjetivo ndo podem ser completamente separados” **, pondera:

“A situagdo-limite configura-se sempre pela insuficiéncia do valor, mas, repita-se, essa insufi-
ciéncia ndo é intrinseca ao proprio valor em si mesmo; ela aparece quando a singularidade
dramdtica da situagdo em que o sujeito estd envolvido o leva a questionar o valor, e a ver que
aquilo que o valor representa em termos de bem néo coincide com a melhor escolha.”**

Leopoldo e Silva salienta que “no plano da decisdo ética, os fatores objetivo e subjetivo ndo podem ser

74 mas

completamente separados, e que ndo podemos eleger apenas um deles como fundamento das opgdes
é preciso alcangar uma terceira via, ponderando “momentos em que muitas vidas valem o sacrificio de algu-
mas; hda momentos em que o sacrificio de uma vida ndo se justifica pela salvacdo de muitas”#*. Parte da tensdo
ética que atravessa o problema que elencamos se relaciona ao exposto: como a situagdo singular e limite que
vive uma pessoa com hemofilia, ao tentar acessar o tratamento, se converte num conflito de justica distributi-

va, que coloca em oposicdo vidas identificadas e vidas estatisticas®.

As perspectivas acima podem compor um panorama de andlise da seguinte maneira: as PCH podem
gozar de novos tratamentos que tenham impacto positivo em sua qualidade de vida; mas ha condicionantes e
determinantes clinicos, éticos, sanitarios, sociais e econdmicos que compdem a complexa equag¢do de acesso
ao novo medicamento®®. Os ciclos de inovagdo, decorrentes do avanco biotecnocientifico, impdem um ritmo
acelerado as interagGes entre profissionais de saude, pacientes e industria de medicamentos, gerando expecta-
tivas de efeitos positivos dos novos medicamentos, demandas por atualizacdo de protocolos e pressdo nos
sistemas de saude, que precisam readequar orcamentos e processos de aquisicdo e dispensacdo. Neste contex-

to, o gestor tende a pensar em escassez de recursos e em métricas utilitaristas (ex. custo-efetividade®’). E o



paciente requer o acesso ao medicamento ndo apenas para evitar agravos ou sequelas, mas para ter qualidade

de vida.

Deve-se destacar os motivos que trazem a questdo da qualidade de vida para esta discussdo. A hemo-
filia € uma condigdo genético-hereditaria que afeta, primariamente, o sexo masculino. Por ser uma “doenga do
sangue”, com todos os simbolos implicados neste fato, coloca as familias nas quais ocorre em dinamicas de
cuidados peculiares, que se impdem pelo “medo de sangrar”, com novos limites para meninos que, em nossa
sociedade, sd3o cobrados a representar papéis masculinos “fortes” e/ou “temerdrios” *%°. H4 um limite silenci-
ado: meninos com hemofilia “ndo devem” praticar esportes e devem se cuidar para evitar acidentes durante o
livre-brincar®. Contudo, esse é um limite contornavel pelos modelos atuais de tratamento profilatico, mas estes

sao caros.

Ha extensa literatura publicada acerca da hemofilia, com livros *° e manuais *!, e ndo é o foco desta refle-
xdo a descricdo pormenorizada dos eventos bioldgicos ou abordagens biomédicas sobre o assunto. Mas por
meio do sentipensar, este texto foi construido e discute uma dimensdo da injustica, que é, primeiramente,
vivida e sentida. Em outros termos, pretende-se discutir uma faceta concreta do conflito entre concepgdes de
justica, que pode ser expressa na seguinte pergunta: buscamos somente dar compensagoes a quem esta em
situa¢ao de desvantagem ou buscamos dar as mesmas escolhas ou chances as pessoas, independentemente

do seu status no sistema-mundo?

Atualmente existem duas modalidades de tratamento de reposicdo de FC, a primeira forma é baseada em
demanda e a segunda forma é profilatica®®>l. O tratamento sob demanda é feito depois de um episddio de
sangramento. Ja o tratamento profilatico é aplicado antes do desenvolvimento de um episddio de hemorragia.
Parece 6bvio, utilizando-se o principio de precaucdo, que adotar um esquema profilatico efetivo seria a escolha
ética a ser feita. A profilaxia primdria € um consenso entre pesquisadores e organizacdes do campo dos estudos
da hemofilia. Um estudo entre Brasil e Canada, por exemplo, apresenta como principal achado que o aumento

do acesso a concentrados de FC para meninos com hemofilia grave é um imperativo global®2.

No Brasil, foram estabelecidos Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) para o tratamento de
hemofilia®®. Os PCDT que s3o orientacdes estruturadas contendo as melhores evidéncias disponiveis (eficécia,
seguranca, efetividade e custo-efetividade) para o adequado diagndstico, tratamento preconizado, medica-
mentos disponiveis no Sistema Unico de Saude, entre outras orientacdes a serem seguidas pelos gestores e
profissionais de saude. O protocolo permite que se aporte padrdes e orientagdes técnicas aos cuidados, mas,

deve-se reconhecer que, seu carater é limitado (ao sumario de evidéncias) e temporalmente circunscrito.

Manco-Johnson e colaboradores 54, em 2007, conduziram um ensaio clinico no qual foi demonstrado o
efeito protetor da profilaxia, principalmente sobre as lesGes articulares, que sdo um problema recorrente para
guem vive com hemofilia. Mas isto implica em custos mais altos que o esquema terapéutico de demanda, o
que complica todo o processo de acesso a tecnologia. No mesmo artigo, os autores destacam a seguranga que

a transicao de tecnologias (do uso de FC hemoderivado para o uso de fator recombinante) trouxe para os paci-



entes, que foram assombrados pelo HIV e pela hepatite, da mesma forma que hoje, o seria por virus como

COVID-19, Dengue, Zika ou Chikungunya.

De 2007 até hoje, houve a dissemina¢do do uso de FC recombinante para tratamento de hemofilia. No
Brasil, sua adogdo depende de acordos entre o Estado e empresas do setor. E, o Ministério da Saude do Brasil,
apesar de inumeras dificuldades, sinaliza esta possibilidade, mediante atualizagdo (em elaboragdo ap6s consul-
ta a comunidade®) do protocolos clinico e diretriz terapéutica para profilaxia de hemofilia A grave®. No entan-
to, a comunidade de PCH ja sinaliza a demanda por FC recombinantes de longa duragdo e com individualizagdo

de tratamento.

A coexisténcia de quatro geragOes diferentes de abordagens terapéuticas para hemofilia pode gerar um
quadro de confusdo acerca de escolhas, pois se estabelece a necessidade de compara-las: a primeira geragao
(década de 1970) corresponde aos FC derivados de plasma; a segunda geragdo (década de 1990) corresponde
aos FC recombinantes; a terceira geragdo (década de 2010) corresponde aos FC recombinantes de longa dura-
¢do; e, atualmente, estdo em curso pesquisas com terapias génicas e abordagens moleculares mais complexas.

Entre elas variam custos, seguranca, eficacia e desfechos®.

A andlise desse cenario complexo deve ser feita com parcimodnia, ja que leva ao conflito entre escolhas
(melhor opgdo de tratamento) e valores (deveres ou consequéncias). Isto é, se a opgdo é pelo melhor trata-
mento ou se pela melhor estimativa de custo-efetividade, por exemplo. Este tipo de andlise parece saido do
mito da cama de Procusto ou da alegoria da cama de Sodoma (Tratado Sanhedrin 109b) e pode ser traduzido
da seguinte forma: é o paciente que deve se adequar ao protocolo ou o protocolo que deve ser adequado ao
paciente? Mas essa andlise ndo pode ser feita exclusivamente no interior de um modelo de economia da sau-
de, sem levar em consideracdo a diversidade de outros critérios, inclusive de direitos humanos. A literatura ja

tem apontado caminhos, como as andlises de decisdo baseadas em multicritérios>.

No processo de tradugdo de conhecimento, isto é, da bancada para o leito, pesquisadores clinicos e
gestores precisam alcangar consensos acerca de como se aplicar os novos conhecimentos e sobre como devem
incorporar as novas tecnologias nos sistemas de saude. A equagdo para tratamento da hemofilia (ainda que o
desejado sempre fora tratar as pessoas...) é expressa em termos de custos diretos e indiretos de tratamento,
do 6nus de se viver com hemofilia (burden of disease), do tipo de tecnologia (FC hemoderivado ou recombinan-

te) e da forma de acesso (demanda ou profilaxia em seus diferentes graus) 5°%-61,

Com estas informacdes em méos, frequentemente produzidas por estratégias de sumarizacdo de evi-
déncias, hematologistas organizam painéis a fim de estabelecer metas para o tratamento de quem vive com
hemofilia. E, de modo geral, o gestor do sistema de saude é compelido a converter estas metas em protocolos,
a partir de uma perspectiva utilitarista, que conduz a otimizagdo de recursos e a padronizagdo de tratamentos.
Tal padronizagao atribui Ul per capta de FC para o tratamento e estima custos per capta de tratamento. Logi-
camente, tais calculos precisam ser feitos a fim de permitir o planejamento de compras ou licitagGes, que por
sua vez, precisam ser previstos em orcamento. Espera-se que um bom gestor preze pela economicidade e con-

tenha custos. E ndo sdo poucas as denuncias de sobreprecificacdo por parte da indUstria farmacéutica 2. Mas
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superadas as rodadas de precificagdo de medicamentos, e com a definicdo de um custo médio por paciente e

de previsdo de compras, surge outra questdo: as doses previstas em protocolo sao sugestoes ou sao limites?

Cabe constatar que as revisGes sistematicas e metanalises, reconhecidas como evidéncias robustas,
trabalham com estimativas (odds ratio, risco relativo, medidas de homogeneidade/heterogeneidade etc.). Sdo
abordagens tecnocraticas necessarias, mas baseadas em condicdes controladas %, e que orientam a formula-
¢do de protocolos. Contudo, as revisdes que embasam os protocolos tém sempre uma limitagdo temporal. E o

mundo académico ndo é estaciondrio. Logo, é sempre preciso revisar as revisoes.

Outro ponto importante se refere aos desfechos e a magnitude dos efeitos de tratamentos descritos
nos protocolos. Novamente, é preciso constatar que os ensaios clinicos randomizados afastam o clinico das
evidéncias anedodticas, isto é, das impressGes cotidianas acerca de tratamentos ou condutas, que podem estar
debaixo de vieses. No entanto, apesar do risco dos vieses, ndo se pode desconsiderar que a expressao de uma
condicdo genética ou de uma doencga tem aspectos singulares, bioldgicos ou psicossociais. Segundo Greenhalgh
83, 0 professor Sackett e colegas % - um dos pais da medicina baseada em evidéncias (MBE) — “defendem que,

antes de colocar um paciente sob tratamento com um medicamento, o médico deve:

Identificar o objetivo final do tratamento para este paciente (cura, prevengdo de recidiva, limi-
tacdo da incapacidade funcional, prevengdo de complicagbes tardias, tranquilidade, efeito pa-
liativo, alivio sintomdtico etc.).

Selecionar o tratamento mais apropriado utilizando todas as evidéncias disponiveis (isso inclui
avaliar se o paciente necessita mesmo tomar algum medicamento).

Especificar o alvo do tratamento (como vocé saberd quando interromper o tratamento, modi-
ficar sua intensidade ou trocar para outro tratamento?).”

Em outro trecho, a Greenhalgh reflete:

“Assim, enquanto os protagonistas originais da MBE sdo as vezes equivocadamente apresen-
tados como tendo riscado o pobre paciente do script, na verdade eram muito cuidadosos em
apresentar a MBE como determinada pela escolha do paciente (e, consequentemente, como
dependente no raciocinio clinico). O “melhor” tratamento ndo necessariamente é o que de-
monstrou ser mais eficaz em ensaios clinicos randomizados, mas sim o que melhor se adapta
a determinado conjunto de circunstdncias individuais e se alinha com as preferéncias e as pri-
oridades do paciente.”

Estes trechos permitem duas consideragdes: a de que o tratamento deve ser sempre singular e que,
consequentemente, as doses previstas em protocolo sdo sugestoes e ndo limites. O clinico deve manejar as
melhores evidéncias da literatura e pondera-las a luz das evidéncias que o paciente traz (e que ele verifica) e
das preferéncias que expressa o paciente. Do ponto de vista ético, estas sdo expressées de justica, de precau-
¢do e de consideracgdo dos interesses do paciente. O ato terapéutico ndo se limita a tecnocracia da dose esta-
belecida no protocolo, mas depende da formulagdo adequada de uma conduta baseada sim nas melhores evi-

déncias disponiveis, que apontam qual é a posologia que atendera a singularidade do caso.
Acesso singular

A decisdo do tratamento, pressupde uma vinculagdo ética com o paciente, que aceita tratar-se num

gesto de confianca e de necessidade. Neste sentido, a decisdo clinica conserva uma dimens3do de equidade, no



11

qual o médico pondera se esta dando a todos os pacientes aquilo que eles necessitam para reestabelecer sua
saude. Uma acdo clinica aduzida objetivamente do protocolo operara com outro vetor moral, o de igualdade,
isto é, que todos receberdao o mesmo tratamento. E o mesmo tratamento, neste caso, significa a negativa da
singularidade biopsicossocial dos pacientes, sem dar nenhum efeito as suas necessidades ou exigéncias. Agir
dentro de um parametro igualitario de justica, neste tipo de situagdo, pode paradoxalmente criar uma iniqui-
dade ou aumentar a injustica. O paciente que necessite de uma dose maior de medicamento, por estar fora

dos parametros estabelecidos no protocolo, pode se ver desassistido ou insuficientemente assistido.

A fim de verificar se os argumentos apresentados acima aderem a realidade das situagdes-limite para
as pessoas com hemofilia, fomos buscar argumentos apresentados em decisdes judiciais de tratamentos dis-
pensados para hemofilia. Esta andlise possibilitou reflexdes sobre o acesso singular em situagdo-limite com
foco nos conflitos reais que sdo levados aos tribunais brasileiros. No total foram encontradas 14 decisdes judi-
ciais (nomeadas DJ-1 a DJ-14) na capital do pais e Estado-foco da pesquisa e seus dados foram dispostos em
uma tabela (Material Suplementar) com a categorizacdo de argumentos disponiveis nestes documentos (do
Governo, médico e magistrados). Deste total, 13 foram favoraveis e 1 ndo favoravel ao acesso medicamentoso,
sendo que a Ultima era relacionada a pessoa em vivéncia com a hemofilia B grave. O modelo de Badim (2011)%°
com adaptagdes foi o parametro para organiza¢do de dados. Analisamos os argumentos dos representantes do

Estado, dos profissionais de saude convidados a se manifestar e do juiz ou magistrado.

O discurso juridico em saude presente nesta amostra se pauta nos principios e diretrizes do SUS: uni-
versalidade, igualdade, integralidade, gratuidade, participacdo da comunidade, descentralizacdo, regionaliza-
¢do e hierarquizacdo de ac¢des e servicos de satide®®, e ainda traz certos elementos de influéncia Rawlsiana®’, o
mesmo que afirma ser ébvio uma sociedade concreta raramente ser bem-ordenada, ja que “o que é justo e o
que é injusto estd geralmente sob disputa”(p.5)%. Fazem parte desta disputa algumas pessoas com vidas reais,
comuns, em situagGes extraordindrias: a vivéncia com uma doenca rara, ndo perceptivel ao primeiro olhar,
porém sentida por este paciente alargado® como a “crianca de tenra idade e que necessita do tratamento para

ter uma vida digna” (DJO1 e DJ0O7).

A leitura das duas decisdes aparentemente aponta para uma demanda profildtica de tratamento nes-
tes casos. Mas ha em todas um consenso expresso, tanto por parte de especialistas hematologistas, quanto do
corpo técnico do Direito: o da gravidade dos eventos de sangramento com possibilidade de lesdes e sequelas
gue comprometam a saude e a vida. Os argumentos bioldgicos e de direitos humanos se repetem nos discursos
especialistas (médico e juridico) a tal ponto que ha um padrao de argumentagdo que prevé a homogeneidade,
a similaridade, porém escapa a singularidade, prevalecendo o limite em detrimento a sugestdo. Num olhar
geral: o foco do Estado esta no custo e na disponibilidade do tratamento; o foco dos profissionais de salde esta
nos desfechos clinicos; e, por fim, o foco do tribunal estd na questdo dos direitos garantidos pelo Estado. Os
trés discursos sdo legitimos, mas conflitantes. E se embasam em concepgGes éticas distintas, que oscilam entre
o utilitarismo e o deontologismo. Sabe-se que hoje, o sistema de decisGes juridicas em saldde conta com a as-
sisténcia de um aparato tecnocratico (NATJUS e e-NatJus) que, em Ultima instancia ndo deve acomodar uma

visdo limitada ou caricatural da medicina baseada em evidéncias, que implique em risco de acentuagao de
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certas caracteristicas dos arcaboucos ético-normativos que orientam os posicionamentos das partes envolvidas
no conflito. Deve-se recordar que a elaboragdo de pareceres por partes de profissionais de saude servira de
prova pericial nas demandas. Isso significa que os profissionais que emitem pareceres precisam ter uma visdao

adequada e critica acerca do uso de evidéncias. Essa é uma discussdo incipiente, mas necessaria’®.

No caso da hemofilia, o tratamento tem por meta um desfecho duro: evitar o sangramento. E preciso
considerar que a condigdo afeta majoritariamente meninos, que no Brasil, por questdes culturais (e meninas
também possam fazer as mesmas coisas se assim desejarem), gostam de correr ao ar livre, de subir em arvores,
de jogar futebol e de esportes de contato. Mas os meninos com hemofilia vivem contidos ou limitados, indire-
tamente, pelo custo per capta do FC, isto é, pelo limite da prescri¢do das doses de resgate que deverdo tomar
quando tem episédios de sangramento decorrentes da “indisciplinada lide” de querer brincar com liberdade.
Ndo podem fruiu de uma vida plena pois estdo em desvantagem causada pela loteria bioldgica (ndo escolhe-
ram nascer com hemofilia) e pela loteria social (ndo escolheram ndo ter acesso a tratamentos efetivos). Mas
sdo compensados por tratamentos que limitam sangramentos e permitem que vivam. E os protocolos atuais
estabelecem as formas e dimensdes da gestdo biopolitica dessas vidas. Numa sociedade justa, as compensa-
¢Oes sao necessarias, mas talvez ndo sejam suficientes para dar as PCH as mesmas escolhas ou chances, inde-

pendentemente do seu status no sistema-mundo.

A profilaxia atualmente dispensada nos protocolos disponiveis no SUS é limitrofe. A possivel utilizagdo
de hemoderivados nao esta livre dos riscos. A disponibilidade da segunda geragdo de FC, que sdo mais seguros,
depende de pactos de transferéncia tecnolégica ou de importagdo. A terceira geragdo tem custos elevados,
mas fornecem ganhos em termos de qualidade de vida. Nas demandas judiciais, o que se pede, de modo geral,
€ 0 acesso a 22 e 32 geragdo de FC, em fungdo dos efeitos e dos ganhos qualitativos. O acesso singular ao FC,
isto é, de acordo com a necessidade individual e com o estilo de vida, garantem igualdade de oportunidade e,

ainda, o exercicio das capacidades descritas por Nussbaum, como a satde corporal ou as intera¢des ludicas” .

Hoje, ha 13 mil brasileiros acometidos pela hemofilia e que podem ter vidas com relativa qualidade,
desde que recebam tratamentos pensados a partir de protocolos terapéuticos singulares, nos quais os regimes
de profilaxia sdo implementados com a realizagdo de estudos farmacocinéticos individuais, nos quais se avalia
a reagdo do organismo as doses de fator anticoagulante, com novos estudos tem apontado’?. Talvez seja ne-
cessario rememora-se a perspectiva do cuidado centrado no paciente e o rol de a¢gdes de humanizagdo estabe-
lecidas no interior do SUS, para garantir a singularidade do cuidado. Mas entendemos, obviamente, que ndo se
pode ofertar um tratamento singular em detrimento do tratamento de outros grupos de pessoas. Da mesma
forma que nao se pode privar um individuo ou abandona-lo sem que tenha recebido os devidos cuidados. Mas
salientamos que esse é um falso dilema ou um conflito que pode ser reconfigurado em outros termos, uma vez
que se pressupGe que, no interior do SUS, todo cuidado é integral e o acesso é universal. Recursos financeiros
sdo finitos. Mas a capacidade de gerenciar o sistema de salde pode ser sempre otimizada a fim de garantir o
adequado tratamento as pessoas. Novamente, reconhecemos que essa ndo é uma discussado simples e que ndo
pode ser feita de maneira leviana. Mas nosso intuito é chamar a atencdo para o fato de que, invariavelmente,

se estabelece uma polarizagdo entre fornecer cuidados para uma pessoa com doenga rara ou deficiéncia e a
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disposi¢cdo do Estado a pagar por isso, que é ocultada em argumentos (rasos) do tipo: “se eu der o medicamen-

to x de alto custo para o fulano, mil criangas ficardo sem vacinas”.

Compreendemos que, para evitar o conflito de perspectivas, é necessario olhar a questdo do financi-
amento dos tratamentos para doengas raras com atengdo, langando mao, por exemplo, de aprofundamentos
tedricos norteados pelo rol de artigos da Declaragdo Universal sobre Bioética e Direitos Humanos (DUBDH) ou
por aproximacbes baseadas em equidade 73. Nas decisdes judiciais colhidas, a argumentacdo utilitarista (com
suas consideragdes sobre vantagens, desvantagens, riscos, custos e desfechos) tem sido contraposta com um
modelo que aponta solugdes pragmaticas baseadas no impacto dos novos medicamentos na qualidade de vida
das pessoas com hemofilia, com caracteristicas mais rawlsianas. Num pais que possui um sistema universal de
saude, como o Brasil, mas que apresenta desigualdades persistentes, a presente discussdo é necessaria e ur-

gente.
Consideragoes finais

A discussdo da equidade na situagdes-limite do acesso singular a tratamento medicamentoso preven-
tivo para PCH tem se tornado uma constante nos tribunais. E essa é um tema compartilhado com diversas
doencas raras, que sdo alvo de inovagGes farmacéuticas pautadas numa légica de medicina personalizada e de
custos elevados. A fim de (ndo) concluir, retomamos as trés condigdes propostas na metodologia e apresenta-

mos nossas consideracdes finais:

(a) A condigdo veridica: apresentamos elementos da questdo bioética do valor de uma vida versus o
valor do tratamento de uma condi¢do genética rara que, em concepgdes utilitaristas que permei-
am o cendrio da economia da saude publica, se pde como o valor do tratamento de um versus o
valor de tratamento de muitos. Ha possibilidade de outros enquadramentos éticos para o assun-
to, mas ha uma repercussao pratica e imediata, negociada na por atores morais nos tribunais, que
tem efeitos visiveis nas condi¢des de acesso a tratamento limitrofe ou a tratamento que garanta
qualidade de vida.

(b) A condigdo realista: os recursos financeiros disponiveis para a oferta de tratamentos dentro de
um sistema de saude sdo finitos. Todavia, este mesmo sistema, se universal e equitativo, deve ga-
rantir igualdade de oportunidade no acesso. A garantia do “maior bem para o maior nimero de
pessoas” dentro do sistema, ndo deveria significar a oferta do tratamento minimo, mas sim a
oferta do tratamento necessario. Pode-se retomar a reflexdo de que este sistema nao deveria
somente dar compensacdes a quem esta em situa¢do de desvantagem, mas deveria garantir as

mesmas chances as pessoas, independentemente do seu status.

(c) A condigdo pragmatica: o acesso ao medicamento (de alto custo) é uma situagdo-limite que im-
plica em reflexao do valor das vidas estatisticas versus o valor das vidas identificadas. Assim, é ne-
cessario sentipensar as possiveis respostas ou proposi¢cdes a serem apresentadas com base na ex-
periéncia concreta, isto é, dos desdobramentos regulatdrios e judiciais no processo de acesso ao

tratamento de hemofilia, enxergando este sujeito como uma pessoa que deva ter acesso ao ade-
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guado tratamento, aquele que garanta qualidade de vida, e que ndo apenas vida limitrofe. E, a
contraposi¢cdo do acesso de um versus o aceso de muitos, ndo deve ser um conflito moral circuns-
crito ao médico ou ao paciente, mas deve ser um exercicio reflexivo permanente do gestor que
deve prover os mecanismos para que esse conflito seja sentido com menos forga no espago moral
mais sensivel: o do cuidado. Num pais heterogéneo como Brasil, compreender os itinerarios tera-
péuticos e os custos implicados na falta de acesso, isto &, saber quanto custa para o sistema dei-
xar um paciente sem o tratamento adequado, pode ser um dos mecanismos para atender as de-

mandas especificas dos grupos de pacientes e a minorar conflitos de alocagdo de recursos.
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