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SPECIAL REPORT

Introducao

Este artigo é resultado de uma série de discussdes conduzidas em um Advisory
Board que reuniu especialistas do setor de saide para debater a incorporagdo de
terapias domiciliares para doengas raras na saude suplementar brasileira. O grupo
analisou os potenciais beneficios desse modelo de cuidado, os desafios regulatoérios,
econdmicos e operacionais para sua implementagdo, bem como as oportunidades
para ampliar o acesso de forma sustentdvel e alinhada as necessidades do sistema
de saude brasileiro. Para garantir um ambiente de didlogo aberto e imparcial, as
discussdes foram conduzidas sob confidencialidade, com as informacdes sendo
agregadas e apresentadas sem atribuicdo a participantes individuais.

Ao longo do debate, ficou evidente a necessidade de aprofundar a compreensdo
sobre o tema, tanto em relagdo & sua relevancia para a sociedade quanto as lacunas
da legislag¢do vigente. Além disso, foi refor¢cada a importdncia de construir caminhos
para a moderniza¢do da cobertura de novas tecnologias de uso domiciliar na saude
suplementar, equilibrando acesso, sustentabilidade financeira e inovagdo.

Este artigo se destina a quem vive com doencas raras, profissionais do setor

de saude, reguladores, gestores de operadoras de satde, organizagdes ndo-
governamentais e demais stakeholders envolvidos na formulag¢do de politicas e na
tomada de decisdes sobre terapias de alta complexidade. Com um cardter técnico
e cientifico, o texto busca fornecer uma visdo estruturada sobre os desafios e
oportunidades da adog¢do de terapias domiciliares para doeng¢as raras, contribuindo
para o avango do debate e a elaboragdo de solugdes vidveis para o sistema
suplementar de saude.

4 L.E.K. Consulting



SPECIAL REPORT

A inovagdo farmacéutica impulsiona a
expansao do cuidado domiciliar

Historicamente, o cuidado aos pacientes foi centralizado no ambiente hospitalar,
aproveitando ganhos de escala proporcionados pela infraestrutura compartilhada,
pela disponibilidade de equipes médicas especializadas e pelo acesso imediato a
exames e intervengdes emergenciais. Além disso, protocolos rigorosos de prevengdo
e controle de infec¢des foram implementados para minimizar riscos e garantir um
ambiente seguro para procedimentos complexos.

No entanto, esse modelo passou a enfrentar desafios significativos. O aumento

da demanda elevou os custos das internagdes, enquanto a escassez de leitos e a
sobrecarga dos profissionais de saude limitaram a capacidade de atendimento. Além
disso, apesar dos protocolos de controle, o ambiente hospitalar expde os pacientes

a um maior risco de infec¢des adquiridas durante a internag¢do, especialmente em
casos de longos periodos de hospitalizagdo.

Diante desse cendrio, a expansdo dos cuidados domiciliares vem ganhando trag¢do
como uma alternativa cada vez mais adotada, impulsionada por beneficios clinicos e
econdmicos. Nesse contexto, medicamentos orais e subcutdneos desempenham um
papel essencial na viabilizagdo dessa transi¢do, tornando o cuidado mais acessivel e
financeiramente sustentdvel [1].

Cuidado domiciliar como fonte de valor para o cuidado e para a saude
suplementar

A descentralizagdo dos tratamentos antes restritos ao ambiente hospitalar, com

a transferéncia para espacos ambulatoriais ou domiciliares, baseia-se em trés
principais fundamentos: (i) proporcionar maior conforto aos pacientes e seus
familiares, (ii) aliviar a sobrecarga operacional dos prestadores de servigos de satde
e (iii) otimizar custos.

O ambiente domiciliar favorece o envolvimento da familia no cuidado, oferecendo
suporte emocional essencial para a recuperagdo. Além disso, possibilita um
acompanhamento mais personalizado, com rotinas ajustadas as necessidades
individuais, reduzindo o estresse e a ansiedade tipicos da hospitalizagdo. Esse
modelo também fortalece o conhecimento sobre a condi¢cdo e o autocuidado,
melhorando a adesdo ao tratamento. Outro beneficio relevante é a menor exposi¢cdo
a infecgdes hospitalares, jd que fora do ambiente hospitalar os pacientes estdo
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menos suscetiveis a patégenos circulantes [2]. Como resultado, esses fatores
contribuem para melhores desfechos clinicos e maior qualidade de vida para
pacientes e seus familiares.

O deslocamento de terapias e procedimentos para o lar viabiliza a otimiza¢do dos
recursos hospitalares, reduzindo a necessidade de equipes dedicadas — um impacto
relevante diante do crescente déficit de profissionais de saude, especialmente
enfermeiros [3]. Além disso, ao liberar leitos para pacientes cujo tratamento exige
infraestrutura hospitalar, a aten¢do domiciliar melhora a aloca¢do de recursos e
aumenta a eficiéncia operacional do sistema, conferindo maior produtividade ao
sistema de saude.

Apesar da relev@ncia do envolvimento familiar e alivio da sobrecarga operacional

de prestadores, a possibilidade de reduc¢do de custos é um dos principais fatores
impulsionando esse movimento. Internag¢des hospitalares demandam infraestrutura
complexa e recursos intensivos, resultando em despesas elevadas. Esses custos vdo
além da manutengdo de equipamentos e da aquisi¢do de insumos, incluindo gastos
com equipes médicas especializadas e suporte 24 horas. Um estudo apresentado

no XVIIl Congresso Internacional de Custos indicou economias de cerca de 30%

em casos de alta complexidade e até 80% em casos de baixa complexidade,
principalmente devido a adog¢do de tecnologias de monitoramento remoto [4].

No passado, a utilizagdo de terapias domiciliares era limitada por barreiras
fisiolégicas e técnicas

Até pouco tempo atrds, os medicamentos orais e subcutdneos eram considerados
vias secunddrias de administrag¢do terapéutica. Em doengas de maior complexidade,
a via intravenosa foi por muito tempo a opg¢do preferida, sob a justificativa de
oferecer biodisponibilidade superior e administrag¢do direta a circulagdo sistémica,
garantindo um efeito mais previsivel.

Os beneficios da via oral, como maior conforto para o paciente e redugdo de

custos para o sistema devido d autoadministra¢do, contrastavam com barreiras
fisiolégicas e técnicas [5]. Fisiologicamente, a absor¢do completa dos fadrmacos
orais pelo trato gastrointestinal e pelos tecidos subcuténeos eram as principais
barreiras. Enquanto as infusdes atingem imediatamente a corrente sanguinea e
sdo distribuidas ao local de a¢do, os medicamentos orais, por exemplo passam por
multiplos estdgios: atravessam o ambiente dcido do estémago, sofrem degradagdo
digestiva, atravessam o revestimento intestinal e passam pelo metabolismo de
primeira passagem no figado antes de finalmente alcanc¢ar os tecidos-alvo. Esse
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processo é especialmente desafiador para medicamentos biolégicos, cujas moléculas
grandes dificultam a passagem pela barreira lipidica das células intestinais,
enquanto sua natureza hidrofilica os torna suscetiveis a degradagdo enzimdtica e ao
metabolismo hepdtico intenso [6]. Sob ponto de vista técnico, garantir a estabilidade
do fdrmaco frente a calor e umidade, desenvolver formula¢cdes com liberacdo
controlada e incorporar moléculas grandes e complexas em comprimidos ou cdpsulas
sem comprometer a eficdcia eram barreiras criticas [7]. Muitos medicamentos,
especialmente bioldgicos, sdo instdveis fora do ambiente hospitalar e exigem
formulagdes altamente precisas [8]. Enquanto isso, emm medicamentos injetdveis,
moléculas grandes podem apresentar instabilidade sem comprometer sua eficdcia, o

que simplifica o processo produtivo [?].

A tecnologia farmacéutica expandiu as fronteiras do cuidado domiciliar
Avancos tecnoldgicos superaram limitagdes fisico-quimicas e fisiolégicas dos
fadrmacos orais, permitindo maior estabilidade, absor¢do, e direcionamento
terapéutico (Figura 1).

Nanoparticulas, formulagdes lipidicas e intensificadores de permeag¢do aprimoraram
a absor¢do dos medicamentos, enquanto pré-fdrmacos, versdes quimicamente
modificadas dos compostos ativos, otimizaram solubilidade e biodisponibilidade,
viabilizando concentragcdes menores e mais localizadas. O desenvolvimento de
revestimentos entéricos e polimeros sensiveis ao pH protege os medicamentos
durante a passagem pelo trato digestivo, garantindo liberag¢do controlada no local-
alvo. Melhorias no design molecular, como aumento da lipofilicidade e redugdo do
tamanho das moléculas, também facilitaram a penetra¢do em tecidos-alvo. Além
dos avangos na formulag¢do, inovagdes na manufatura farmacéutica aprimoraram
a produgdo e estabilidade dos medicamentos. Tecnologias como spray-drying,
extrusdo a quente e liofilizagdo aumentaram a eficiéncia dos fdrmacos, enquanto a
manufatura continua trouxe maior controle de qualidade e redu¢do da variabilidade
dos lotes.

Esses avancgos possibilitaram o desenvolvimento de agentes orais eficazes para
doeng¢as complexas, incluindo o céncer. Atualmente, 5% dos agentes quimioterdpicos
estdo disponiveis em formulagdes orais e essas terapias representam 20% a

25% dos fdrmacos em desenvolvimento para doengas raras, indicando uma

tendéncia crescente no investimento em medicamentos orais [10]. A introdug¢do dos
antineopldsicos orais transformou a oncologia, com evidéncias demonstrando que,
em alguns casos, essas terapias sdo mais eficazes do que a quimioterapia intravenosa
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tradicional. Além da oncologia, a evolugdo dos medicamentos orais tem impactado
outras condi¢des graves. O upadacitinibe, por exemplo, tornou-se, em 2023, o
primeiro medicamento oral aprovado pela FDA (Food and Drug Administration) para
o tratamento da doenga de Crohn moderada a grave, oferecendo uma alternativa a
pacientes que ndo responderam aos bloqueadores do fator de necrose tumoral.

A supera¢do dessas barreiras tecnolégicas permitiu que doengas tradicionalmente
tratadas em ambiente hospitalar pudessem ser gerenciadas em domicilio,
reduzindo internag¢des prolongadas, custos assistenciais e impacto na qualidade de
vida dos pacientes. Com um nUmero crescente de medicag¢des orais e subcutdneas
em desenvolvimento, o cuidado domiciliar ndo é mais uma alternativa limitada,
mas uma estratégia consolidada para ampliar o acesso e otimizar a assisténcia em
doeng¢as complexas.

"...precisamos quebrar um paradigma, assim como aconteceu na quimioterapia. No
passado, acreditdvamos que o tratamento precisava ser altamente invasivo para ser
eficaz. A ideia era que sé funcionava o que ia direto na veia, enquanto tudo que era oral
parecia placebo, algo bdsico, de baixa tecnologia. Medicamentos orais ainda sdo vistos
no mesmo patamar de um comprimido para dor de cabeca. E como se ndo conseguissem
imaginar que hd alta tecnologia por trds dessas formulagdes, projetadas para atingir

alvos especificos. Ainda precisamos romper essa visdo ultrapassada de que o oral é

sempre inferior...”

- Médico especialista em avalia¢do de tecnologias de saude
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Figura 1

Evolu¢do da administra¢do de drogas via oral

Drogas orais eram consideradas “menos complexas”

dadas dificuldades intrinsecas a tecnologia...
Biodisponibilidade

I Ambiente dcido do estdmago, degradagdo digestiva,
revestimento intestinal e metabolismo de primeira
passagem no figado dificultam absorg¢do

Il Particularmente dificil para moléculas grandes e / ou
hidrofilicas, como medicamentos bioldgicos

II Dificuldades ndo existentes com infusionais, que
entram diretamente na corrente sanguinea

Manufatura e forma farmacéutica

Il Sensibilidade ao calor e umidade, condi¢des presentes
na produg¢do de comprimidos ou cdpsulas

I Processos ineficazes para garantir estabilidade e
liberagdo consistente do fdrmaco ao longo do tempo

Drug delivery local-especifico

II Dificuldades para entregar agentes terapéuticos a
locais especificos do corpo, como o cérebro ou o célon,
devido a barreiras biolégicas

...contudo, com avango tecnoldgico, a via oral se

tornou ndo sé vidvel, como preferivel

v Novas tecnologias de transporte baseadas em
nanoparticulas, formulag¢des lipidicas e intensificadores
de permeacdo

v Pré-farmacos, versdes quimicamente modificadas dos
compostos ativos, projetados para otimizar solubilidade
e absorg¢do pré-metabolismo

v Aumento de terapias alvo que, tipicamente, requerem
concentragdes menores e localizadas

v Novas tecnologias de fabricagdo como “spray-drying”,
extrusdo a quente, liofilizagdo e revestimentos
poliméricos avan¢ados

v Manufatura continua, que permite maior controle de
qualidade e variabilidade

v Design molecular aprimorado, como aumento de
lipofilicidade e redu¢do de tamanho das moléculas

v Revestimentos entéricos ou polimeros sensiveis ao pH
que protegem os medicamentos no estémago e no
intestino delgado, liberando-os apenas no local alvo

Fonte: PubMed, Sindusfarma,UFF, Anvisa, Ulisboa, entrevistas, e andlises de mercado L.E.K.
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As terapias domiciliares estao
ganhando relevéncia no tratamento de
doencas raras

10

Uma doenga rara é definida como uma enfermidade que afeta 65 individuos a

cada 100 mil [11] [12], sendo que cerca de 80% das doencas raras identificadas
tém origens genéticas. A identifica¢do precoce dessas doengas ainda é um grande
desafio, jd que o diagndstico muitas vezes é tardio ou impreciso, o que compromete
a eficdcia do tratamento.

O desenvolvimento de terapias para doencgas raras é particularmente desafiador,
pois suas causas nem sempre sdo totalmente compreendidas e o nUmero reduzido de
pacientes impacta diretamente a viabilidade de estudos clinicos, tornando-os mais
custosos e dificultando a valida¢do de novas terapias. Além disso, a raridade dessas
condigdes reduz o incentivo para investimentos na dreaq, restringindo o avango de
tratamentosinovadores e personalizados. Com isso, os pacientes enfrentam uma
oferta limitada de op¢des terapéuticas especificamente desenvolvidas para suas
condi¢gdes — a maioria depende de medicamentos de uso amplo voltados apenas para
o controle dos sintomas, sem abordar diretamente a causa da enfermidade.

Diante desse cendrio, é fundamental considerar todas as inovacdes farmacéuticas
disponiveis, incluindo medicamentos orais e subcutdneos de uso exclusivo domiciliar,
que ndo apenas ampliem o acesso ao tratamento, mas também possibilitem o
cuidado no lar.

O lar é um espago de cuidado continuo para quem vive com doengas raras
Doengas raras geralmente sdo diagnosticadas na infancia, impactando ndo apenas
a saude do paciente, mas também seu desenvolvimento socioemocional e familiar.
Criangas com essas condi¢des frequentemente enfrentam desconforto fisico, dor

e hospitalizagdes recorrentes, o que compromete sua rotina escolar e dificulta a
socializa¢cdo. Esse cendrio pode levar a sentimentos de isolamento, dificuldades
académicas e baixa autoestima, prejudicando sua intera¢do com colegas — desafios
que, quando ndo abordados precocemente, tendem a persistir na vida adulta. Além
disso, estudos indicam que esses pacientes apresentam niveis significativamente
mais altos de depressdo, ansiedade e outras comorbidades psicoldégicas em
comparag¢do a criangas sauddveis [13].

L.E.K. Consulting
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"...0 paciente com doenga rara vive uma realidade muito diferente. A familia ndo

estd focada em ganhos financeiros, mas em sobrevivéncia, em autonomia. Os pais
dessas crianc¢as sdo extremamente qualificados para falar sobre essa jornada porque
enfrentam desafios didrios que vdo muito além do tratamento em si—o deslocamento
constante, a dependéncia de terceiros, o impacto social e emocional. Esse é um debate
que precisa ser visto com mais credibilidade e empatia. Ndo se trata apenas de acesso
a uma terapia especifica, mas de um impacto mais amplo para a sociedade. Precisamos

parar de olhar apenas para o ganho individual e comegar a enxergar o todo..."

— Advogado com experiéncia em regula¢do da saude

A carga emocional e fisica recai também sobre a familia. Muitas pessoas com
doencgas raras possuem limitag¢des fisicas ou cognitivas que as tornam dependentes
do cuidado continuo de terceiros, dificultando sua autonomia e restringindo

sua participacdo em contextos sociais. Esse nivel de dependéncia pode levar a

um impacto profundo na salde mental dos pais e cuidadores, que lidam com
diagndsticos longos e a busca constante por opg¢des de tratamento. Como
consequéncia, € comum que negligenciem sua prépria saude fisica e mental,
apresentando niveis elevados de estresse e ansiedade — estudos apontam que

pais de criangas com doengas raras apresentam o indicador Qualidade de Vida
Relacionada & Saude (HRQOL) reduzido, sendo comuns sintomas de transtorno de
estresse pdés-traumdtico (PTSD), isolamento social e soliddo [17].

Neste contexto do fardo emocional, as familias precisam reorganizar
completamente suas rotinas para atender ds demandas do tratamento. O dia a dia
passa a incluir a supervisdo continua da crianga, deslocamentos frequentes para
consultas médicas e sessdes de tratamento, além da administracdo de cuidados
especificos em casa. O impacto financeiro também é significativo, jd que os custos
com o bem-estar do paciente podem ser exorbitantes, levando muitas familias a
enfrentarem dificuldades para garantir todo o suporte necessdrio. Esse cendrio ndo
afeta apenas os pais, mas também irmdos sauddveis, que frequentemente tém
suas necessidades emocionais e oportunidades de desenvolvimento comprometidas
devido a aten¢do concentrada no irmdo com a doenca [17].

Além disso, o tratamento em casa reduz a necessidade de deslocamentos
frequentes, que podem ser particularmente desgastantes para aqueles com
mobilidade reduzida ou que requerem apoio continuo. Ademais, o ambiente familiar
proporciona maior conforto emocional, permitindo uma rotina escolar mais estdvel
e interag¢des sociais menos restritas, ajudando a mitigar os impactos psicoldgicos

L.E.K. Consulting
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do isolamento. Para as familias, o tratamento domiciliar representa menos tempo
em hospitais, aliviando o fardo fisico e emocional dos cuidadores e reduzindo o
isolamento social, ao permitir um melhor equilibrio entre a assisténcia ao paciente e
a manutenc¢do de suas préprias rotinas e responsabilidades [17].

Diante desses desafios, a descentraliza¢do do tratamento para o ambiente
domiciliar surge como uma alternativa que pode beneficiar tanto os pacientes
quanto suas familias

"...em doeng¢as comuns, a administragdo domiciliar representa conveniéncia e adesdo ao
tratamento. J&G em doengas raras, onde o impacto sistémico é devastador e multiplas
especialidades sdo necessdrias, a possibilidade de terapias domiciliares pode redefinir a
jornada do paciente. Muitas dessas doengas comprometem severamente a mobilidade e

a qualidade de vida, tornando deslocamentos frequentes para infusdes hospitalares um
fardo adicional. Com novas terapias, incluindo opgdes combinadas e tecnologias curativas
de Ultima geragdo, o tratamento domiciliar ndo apenas melhora o manejo clinico, mas
pode ser um fator decisivo para controle da doenc¢a e independéncia funcional. O oral

ndo exige internag¢do, apenas alguns exames para monitoramento. O que importa é o
impacto que ele traz na qualidade de vida. Estamos caminhando para tratamentos menos

custosos e, o mesmo tempo, com resultados melhores..."

— Lider de associag¢do de pacientes com doengas raras

Pipeline global de desenvolvimento aponta para um futuro com mais terapias
domiciliares parararas

Entre 2014 e 2024, o nUmero de novos estudos clinicos voltados para vias orais

e subcutdneas cresceu 45% ao ano, enquanto pesquisas para outras vias de
administra¢do avangaram apenas 2,8% ao ano (Figura 2). Em 2024, os estudos
clinicos focados nessas terapias chegaram a 885, representando 21% do total, um
salto expressivo em comparag¢do aos 1% registrados em 2014. Esse crescimento
evidencia o avanc¢o das medicag¢des orais e subcutdneas, que tém superado
limitacdes histdricas e se consolidado como foco central no desenvolvimento de
novas abordagens terapéuticas.

Olhando para o futuro, estima-se que, até 2029, cerca de 250 novas moléculas orais
e subcutdneas concluam Fase Illl e possam estar prontas para entrar o mercado
(Figura 3). Esse numero pode ser ainda maior quando consideradas as terapias em
Fase Il, uma vez que a ANVISA, por meio da Resolug¢do da Diretoria Colegiada (RDC)
n° 205/2017 [14], permite a aprovacdo de medicamentos para doen¢as raras com
base em estudos de Fase Il concluidos e Fase Il em andamento.

L.E.K. Consulting
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“...atualmente, existem aproximadamente 850 moléculas em desenvolvimento para
doengas raras, excluindo oncologia e estudos clinicos voltados para a mesma molécula.
Entre essas, cerca de 65% sdo formuladas para administragdo oral, enquanto o restante
abrange opg¢des subcutdneas. Esses avangos demonstram que, embora a oncologia tenha
tido progressos significativos nos Ultimos anos, o foco em doengas raras também estd
crescendo, trazendo novas possibilidades terapéuticas. Olhando para o futuro, hd cerca de

250 produtos em fase Ill, com expectativa de langcamento nos préximos anos...”

- Lider de associagdo de pacientes com doeng¢as raras

Figura 2
Estudos clinicos para doengas raras ndo oncoldgicas por via de administra¢do, por ano de inicio (2014-24)

Milhares de estudos clinicos

CAGR (%)
41 (2014-24)
3,4
3.2
2,7 22 Outras vias de
U (o)
2.5 88% 8% 8% gow% 9% administracdo 3%
96% 4% 7%
98%  98%
99%
- 12 A WA B B Oral e Subcutdneo 45%
1% 20, SN o M o o, B 27 °
2014 15 16 17 18 19 20 21 22 23 24

Fonte: Citeline (Trialtrove)

Figura 3
Medicamentos orais e subcuténeos em andamento na Fase Il para doengas raras ndo oncoldgicas, por ano de
conclusdo esperado (2024)
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Fonte: Citeline (Trialtrove, Pharmaprojects)
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Desenvolvimento do arcabouco
regulatério da sadde suplementar néo
acompanhou a evolugdo tecnolégica

A saude suplementar desempenha um papel fundamental no sistema de sadde
brasileiro, atendendo mais de 50 milhdes de beneficidrios e cobrindo desde consultas
e exames até tratamentos de alta complexidade. Regulamentado pela Lei n°
9.656/1998 [15], o setor passou a seguir diretrizes padronizadas para contratos e
cobertura minima obrigatéria.

Antes da regulamentagdo, a falta de normas claras permitia exclusées arbitrdrias
de doengas, reajustes descontrolados e restrigdes rigidas a exames e consultas,
comprometendo a previsibilidade para e o cuidado com os consumidores. A
criagdo da Agéncia Nacional de Saude Suplementar (ANS) trouxe maior controle
e fiscaliza¢do, além de estabelecer um modelo de cobertura minima para garantir
maior estabilidade ao setor. Nesse contexto, a instituicdo do Plano Referéncia
representou um avang¢o ao padronizar a cobertura ambulatorial e hospitalar,
incluindo atendimentos preventivos, urgéncias e emergéncias, coibindo a
comercializagdo de planos excessivamente restritivos.

Apesar desses avangos, algumas restrigdes ainda persistem. O Artigo 10, inciso VI
excluiu da cobertura obrigatéria os medicamentos para uso domiciliar — aqueles
administrados por via oral ou subcut@nea, quando de aplicagdo exclusiva domiciliar.
Essa exclusdo refletia o cendrio tecnolégico da época, em que medicamentos

orais eram associados a baixa complexidade e a baixo custo. Contudo, os

avang¢os na engenharia molecular, biofarmacotécnica e sistemas de liberagdo
controlada possibilitaram a transi¢do de medicamentos de alta complexidade para
administrac¢do oral e subcutdnedq, eliminando a necessidade de infusdes intravenosas
em ambiente hospitalar.

No entanto, a regulamenta¢do da sadde suplementar ndo acompanhou essa
transi¢cdo tecnoldgica, permanecendo estruturada sob a premissa de que
medicamentos domiciliares ndo requerem cobertura obrigatéria, desconsiderando
sua equivaléncia terapéutica com tratamentos ambulatoriais e/ou hospitalares.
Como resultado, a sociedade civil, em especial aquelas pessoas com doengas
raras, encontra barreiras significativas para obter acesso as essas terapias
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medicamentosas inovadoras, mesmo quando existem andlogos intravenosos jé
contemplados nos planos de saude.

A manuten¢do do arcabougo regulatério atual implicard em perda de acesso a
terapias inovadoras

Se, no passado, as terapias medicamentosas mais inovadoras estavam
majoritariamente restritas & via intravenosa, o avango tecnoldgico e a crescente
relevéncia das formulacdes orais e subcuténeas trazem novos desafios de acesso a
médio e longo prazos.

A defasagem regulatéria compromete progressivamente o acesso dos pacientes ds
terapias medicamentosas mais eficazes e seguras. Com a indUstria farmacéutica
priorizando a vias de administragdo mais simples em detrimento das infusdes
intravenosas, a auséncia de cobertura para medicag¢des orais e subcutdneas de uso
exclusivo domiciliar limita as alternativas disponiveis. Sem uma atualizagdo regulatéria,
as pessoas com doengas raras, que antes tinham o acesso garantido a tratamentos
inovadores, enfrentardo barreiras crescentes para continuar seus cuidados.

“...se a gente ndo adequar a regulagdo a evolugdo tecnoldgica, vamos enfrentar uma
perda progressiva de cobertura. O sistema precisa acompanhar as transformagdes do
mercado, e ndo barrd-las..."

- Médico especialista em politicas de saude

Além do impacto no acesso, a atual regulag¢do privilegia um grupo de medicagdes e,
consequentemente, impede que novas terapias medicamentosas, muitas vezes mais
custo-efetivas, sejam incorporadas ao mercado privado, limitando, eventualmente,
a concorréncia. Ainda, sabemos que muitas vezes os custos das terapias cobertas
tendem a permanecer elevados, impactando ndo apenas os pacientes, mas também
operadoras e empregadores que arcam com os custos dos planos de saude.

"...0 problema ndo é a entrada de novas opg¢des, mas quando as mudangas resultamna
perda de cobertura para os pacientes. Garantir acesso continuo aos tratamentos é
fundamental para a estabilidade do sistema e a seguran¢a dos pacientes...”

— Gestor com experiéncia em diversas operadoras de salde
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Nesse contexto, torna-se essencial debater o papel do cuidado domiciliar, dos
tratamentos orais e subcutdneos e da evolugdo do arcaboucgo regulatério,
garantindo que os pacientes continuem tendo acesso a tratamentos inovadores sem
comprometer a sustentabilidade do sistema de sadde suplementar.

As tentativas de mudang¢a no Congresso Nacional avangam lentamente
Apesar da urgéncia do tema, as iniciativas legislativas para atualizar a Lei n°
9.656/1998, expandindo a cobertura de medicamentos domiciliares para doengas
raras, avancam lentamente. O PL 2.288/2023 [16], que inicialmente buscava incluir
tratamentos domiciliares de uso oral para doengas raras nos planos de satude
privados, foi apensando ao PL 105/2022 [17]. O substitutivo aprovado na Comissdo
de Saude incorporou essa cobertura, prevendo a inclusdo desses tratamentos na
assisténcia a pessoas com doengas raras e deficiéncias.

"...0 que aconteceu com o PL 105/2022 foi juntar propostas completamente distintas—
agruparam 16 projetos, incluindo questdes que ndo tém relag¢do direta, como restrigdes
a rescisdo de contratos. Agora, tudo estd tramitando junto. Enquanto isso, o movimento
em dire¢do ao oral continua crescendo, e a ANS provavelmente serd atropelada
novamente. A sociedade jd estd fazendo esse movimento, mas, desta vez, parece que o
PL vai avang¢ar antes da agéncia. Ndo vejo um cendrio onde a ANS consiga liderar essa

mudanga antes que o legislativo imponha uma decisdo...”

— Advogado com experiéncia em regula¢do da saude

A discussdo sobre medicamentos domiciliares ndo se limita as doencas raras. O
PL 4871/2023 [18], inicialmente apensado ao PL 2.288/2023, propde a inclusdo de
medicamentos para doengas imunomediadas, como artrite reumatoide e psoriase.
Atualmente, estd apensando ao PL 105/2022, que incorporou as discussdes sobre
cobertura de tratamento domiciliares. Esse cendrio demonstra que, d medida

em que o debate sobre terapias domiciliares avanga, novas dreas terapéuticas
inevitavelmente entram na discussdo, ampliando as pressdes sobre o sistema de
saude suplementar.

"...quando falamos de tratamento domiciliar, abrimos um novo horizonte de
possibilidades—e, com isso, surgem preocupagdes. Se comegamos a cobrir
medicamentos orais para algumas condigdes, o que acontece com os psiquidtricos

e tarja preta? O seguro ndo vai pagar? E por qué? Qual é o critério que define quais

medicamentos devem ser cobertos e quais ngo?..."

— Gestor com experiéncia em diversas operadoras de salde
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Além da fragmentag¢do do debate legislativo, o ritmo do Congresso Nacional é
incompativel com a velocidade da inovag¢do cientifica. Novas terapias surgem em
ciclos cada vez mais curtos, enquanto a legislagdo demora anos para ser atualizada.
O resultado é um ambiente de incerteza regulatéria e judicializagdo crescente, em
que os pacientes dependem de decisdes judiciais para obter acesso a tratamentos ja
disponiveis em outros paises.

A inclusdo de antineopldsicos orais na satde suplementar estabelece um
precedente regulatério valioso

A evolugdo da regulagdo dos medicamentos antineopldsicos orais na saude
suplementar demonstra que mudancgas estruturadas e bem fundamentadas

sdo possiveis. A aceitagdo do modelo domiciliar ocorreu de forma progressiva

e coordenada, impulsionada pela mobilizagdo da indUstria e pelo amplo debate
técnico. O avanco comecou no setor pUblico com a Lei n®12.880/2013 [19], que
viabilizou a quimioterapia oral domiciliar. Posteriormente, a ANS ampliou essa
cobertura com a RN n° 387/2015 [20], tornando obrigatéria a inclus@o desses
medicamentos nos planos de saude. Esse movimento foi consolidado com a Lei n®
14.307/2022 [21], que passou a priorizar medicamentos orais aprovados pela Anvisa
em rela¢do das versdes intravenosas, reforgando a importéncia da modernizagdo
regulatéria.

Assim como no caso dos antineopldsicos, a inclusdo de medicamentos orais

e subcutdneos para o tratamento de doencas raras, na cobertura da sadde
suplementar, dependerd de um processo estruturado, mobiliza¢gdo do setor e
embasamento técnico robusto, viabilizando que mais pacientes possam se beneficiar
de terapias inovadoras em ambiente domiciliar.

"...a experiéncia com o PL do cncer mostrou que a mudanga regulatéria sé veio depois
que o préprio mercado j& havia evoluido. A indUstria ja havia sido mobilizada; foi feito
um grande levantamento das novas terapias que estavam migrando do intravenoso
para o oral. Quando a regulamentag¢do veio, 70% do mercado j& usava. Ndo foi uma
imposi¢do da agéncia regulatéria, foi a consolidagdo de uma transformagdo jé em curso.
O mesmo caminho precisa ser seguido agora. A regulamentagdo deve acompanhar a
evolugdo do pipeline e ndo travar o acesso. Ndo se trata de criar uma nova cobertura,
mas de garantir que pacientes continuem recebendo os tratamentos mais modernos,
substituindo infusdes hospitalares por alternativas domiciliares quando elas ja sdo uma

realidade clinica. ..."

— Especialista em regulagdo e gestdo de saude
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O caminho para mudang¢as passa por
uma discussdo ampla e colaborativa

Diante do impasse legislativo, a atualizagdo regulatéria por meio de Resolugdes
Normativas da ANS surge como um potencial caminho, permitindo uma adaptag¢do
mais dgil ds necessidades do mercado e dos pacientes. No entanto, o debate sobre
medicamentos domiciliares para doencas raras deve ir além da simples ampliagdo
pontual do Rol, assegurando que os avangos cientificos e tecnoldgicos sejam
incorporados de forma estruturada e sustentdvel.

Para isso, é fundamental que a discussdo envolva ndo apenas operadoras e
reguladores, mas também centros especializados e sociedades médicas, que
desempenham um papel essencial na defini¢do de critérios técnicos para o uso
adequado dessas terapias. Além disso, associagdes de pacientes e representantes
da sociedade civil deveriam ser adicionados ao debate, garantindo que a
regulamentacgdo reflita ndo apenas interesses econémicos e clinicos, mas também
as necessidades reais dos pacientes.

“...ndo sei se essa mudang¢a vai acontecer via PL. Esse é o pior dos cendrios—seguimos
fazendo recortes, primeiro para medicag¢do oral X, depois para medicag¢do oral Y, e
nenhum desses projetos realmente avan¢a. Mas o mercado vai pressionar a ANS para
essa decisdo. Existe um movimento global chamado Moving Care Home, e o mundo estd
migrando para medicamentos autoaplicdveis. Esse movimento foi tdo forte que até o FDA
teve que se posicionar e criar regulagdes especificas. Aqui, vai acontecer a mesma coisa.

A ANS vai precisar olhar para a regula¢do e entender como estruturar essa mudanga. No
fim, essa terd que ser uma decisdo regulatoéria, ndo legislativa. O mercado vai apontar o
caminho, e a ANS vai precisar agir. Projetos isolados ndo resolvem o problema...”

- Especialista em regulagdo e gestdo de saude

“...a dificuldade ndo é sé convidar os stakeholders para a mesa - é garantir que eles
realmente se engajem. Todos estdo sobrecarregados e, se a mudanga ndo for percebida

como urgente, ndo serd prioridade para ninguém..."

— Especialista em regulagdo e gestdo de saude
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Diante desse cendrio, surge a necessidade de estruturar grupos de trabalho
funcionais focados em doengas raras, viabilizando um debate técnico aprofundado,
baseado em evidéncias alinhado com as necessidades do setor. Entre as potenciais
frentes a serem debatidas, trés se destacam: (i) revisdo das diretrizes para avaliagdo
de novas tecnologias em saude; (ii) estrutura¢do do ambiente ideal para tratamento
de cada doenga; (iii) avaliagdo de alternativas para o financiamento de novas
terapias.

Ampliagdo do processo e ATS na saude suplementar - um mecanismo de
custo-efetividade

A avaliagdo de tecnologias em sautde (ATS) é a principal ferramenta para garantir
que novas terapias sejam incorporadas de maneira sustentdvel, pois permite avaliar
as diferentes alternativas terapéuticas disponiveis para cada condi¢do, considerando
seus beneficios clinicos e econémicos, além dos impactos para o sistema e para os
pacientes de forma integrada, independente da via de administra¢cdo ou ambiente de
administra¢do (Figura 4).

Figura 4
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No entanto, o modelo atual de ATS na saude suplementar é incompleto, pois
ndo engloba a andlise de medicamentos domiciliares, o que impede uma andlise
compreensiva das alternativas terapéuticas disponiveis, que poderiam, inclusive,
gerar economias para o sistema.

"...na avaliagdo econdmica dos dossiés de ATS para o Rol, qualquer comparativo é
desconsiderado quando a tecnologia ndo estd elegivel. Talvez esse seja o ponto que
precisa ser revisto. A RN no 555/2022 [dispde sobre o rito processual de atualizacdo do
Rol de Procedimentos e Eventos em Saudde] ndo possui um mecanismo para integrar
uma andlise concorrencial, o que limita a forma como essas novas tecnologias [orais e

subcuténeas] sdo avaliadas....”

- Médico especialista em avaliagdo de tecnologias de saude

Avaliagoes recentes da Comissdo Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no
Sistema Unico de Saude (Conitec) reforcam a importéncia da ATS, tanto em termos
econdmicos quanto de impacto para a sociedade civil. Entre 2019 e 2023, foram
realizadas cerca de 450 andlises, das quais 10% envolveram medicamentos orais e
subcutdneos. Desses, 27% foram incorporados por beneficios financeiros, 33% por
beneficios clinicos, mesmo com custos mais altos, e 41% tiveram recomendacdes
negativas [22], evidenciando o rigor na andlise do impacto clinico e econémico de
cada terapia.

Para ilustrar o processo de decisdo da Conitec, o risdiplam (oral) [23] e 0
isavuconazol (oral) [24] foram aprovados por beneficios financeiros, pois suas
versdes orais apresentaram menor custo total em comparag¢do as alternativas

que possuiam outras vias de administra¢do. JG o mepolizumabe (subcutaneo) [25]
e o elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor (oral) [26] foram incorporados com base em
beneficios clinicos, apesar dos custos mais elevados. Por outro lado, o givosirana
(subcut@neo) [27] e o lomitapide (oral) [28] nGo demonstraram custo-efetividade e,
portanto, ndo foram incluidos.

"...a prépria ATS da ANS focar apenas na versdo infusional ndo faz sentido. Isso
representa uma oportunidade perdida para que a sociedade assuma um papel mais

ativo, avaliando todas as alternativas e garantindo credibilidade ao processo. No cendrio
atual, cada parte tenta se proteger, mas a ANS ndo limita tecnologias para restringir o
acesso, e sim para manter o sistema sustentdvel. O setor privado opera como um clube de
adesdo voluntdrio, e foi eleita uma agéncia para definir critérios justos. Quando decisdes

individuais atropelam esse processo, a previsibilidade acaba...”

— Advogado com experiéncia em regula¢do da saude
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Como na Conitec, existe o potencial de ampliar o papel de ATS na saude
suplementar, garantindo que diferentes alternativas sejam avaliadas sob multiplas
lentes para determinar sua cobertura, independente da via de administrag¢do.

Ainda, sob a ética de principios microecondmicos, a aprova¢do de um maior nUmero

de terapias fortalece a concorréncia, pressionando a redug¢do de pregos e ampliando
o acesso. Nesse contexto, a ATS vai além da andlise de custo-efetividade, assumindo
um papel estratégico na construgdo de um modelo mais sustentdvel e eficiente para
a incorporag¢do de novas tecnologias.

Maior utilizagdo de centros especializados - otimiza¢do das jornadas e da
alocagdo de recursos

Para que os pacientes de doengas raras no pais sejam acompanhados de forma
eficaz, é essencial fortalecer a estrutura de diagndstico no pais, com medidas como:
(i) a ampliagdo do acesso a centros de referéncia, garantindo que pacientes sejam
diagnosticados precocemente e que as operadoras tenham clareza em relagdo &
relevancia do tratamento proposto, (ii) o fortalecimento da capacitagdo de médicos
generalistas acelera a detec¢do de doengas raras e (iii) o incentivo a realizagdo de
exames genéticos, especialmente para doencas hereditdrias, aprimorando a precisdo
diagndstica e o direcionamento terapéutico.

"...ndo é sé o tratamento. O maior problema estrutural das doengas raras é justamente

a dificuldade de diagndstico: a maior parte dos médicos ndo consegue identificar a
condi¢do. O paciente passa por multiplos profissionais, rodando o sistema de saude

até que alguém consiga levantar essa hipdtese. Nos centros especializados, a chance de
diagndstico é maior, mas ainda assim, hd incerteza. Como a ANS pode legislar sobre algo
que ainda ndo conseguimos diagnosticar de forma eficiente? Sem um diagndstico precoce,
ndo conseguimos utilizar adequadamente terapias de alto custo, e quando o paciente
finalmente chega para ser tratado, muitas vezes jd carrega sequelas irreversiveis. Discutir
doengas raras exige olhar além do tratamento - é preciso repensar a formagdo médica e a

estrutura do sistema...”

- Médico especialista em politicas de saude

Além do diagnédstico, é fundamental expandir os centros especializados em cuidados,
garantindo um acompanhamento continuo e integrado para pacientes com

doengas raras. Modelos inovadores de redes interligadas de atendimento integral
demonstram o potencial de otimizar o acesso, acelerar o diagndstico e garantir

um tratamento especializado e coordenado. Esses centros de referéncia oferecem
assisténcia dgil e multidisciplinar, destacando-se por uma abordagem abrangente
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da jornada do paciente, avaliando cada etapa do manejo clinico conforme as
especificidades de cada condi¢do rara. Uma visdo integrada permite ndo apenas

a capacitagdo médica e a sensibilizagdo para a detec¢do precoce, mas também a
implementag¢do de protocolos eficientes que maximizam a alocag¢do de recursos,
aprimoram os desfechos clinicos e reduzem significativamente os custos do cuidado.

O financiamento desses centros pode ser viabilizado por uma combinagdo de
doagdes privadas, convénios com o SUS e acordos com operadoras de saude.
Doagdes provenientes de individuos e institui¢des representam uma fonte essencial
para a manuteng¢do das atividades. Convénios com o SUS permitem o atendimento
de pacientes encaminhados pela rede pUblica, enquanto acordos com planos de
saude viabilizam o tratamento de beneficidrios de operadoras conveniadas. A
prioriza¢do do atendimento baseado em critérios técnicos e médicos garante
equidade no acesso ao tratamento.

"...j&d temos atualmente casos de modelos eficientes no atendimento a pacientes com
doengas raras, oferecendo diagndsticos em tempo recorde e a um custo reduzido de
aproximadamente 3 mil reais por paciente ao més. O atendimento é totalmente gratuito,
viabilizado por meio de doag¢des, garantindo acesso a quem precisa. Além disso, a
estrutura conta com equipes multiprofissionais que discutem caso a caso de forma
integrada, eliminando a necessidade de judicializagdo. No entanto, a falta de centros
especializados em outras regides do pais ainda é um desafio, levando a um cendrio onde

muitas doen¢as raras sdo tratadas apenas em suas consequéncias, e ndo em suad causa...

- Lider de associa¢do de pacientes com doencas raras

Ao consolidar uma rede especializada e interconectada, a expansdo desses centros
de referéncia ndo sé amplia o acesso ao tratamento, mas também contribui para a
sustentabilidade do sistema de saude, reduzindo a fragmentag¢do do atendimento e
custos evitdveis, como hospitalizagdes prolongadas e terapias ineficazes. A adogdo
de estratégias centradas no paciente e na articulagdo entre multiplos niveis de
atenc¢do representa um avango essencial para viabilizar um modelo de cuidado
mais acessivel, eficiente e de maior qualidade para individuos com doengas raras,
permitindo a incorporag¢do de novas tecnologias sem aumento de custo para o
sistema.
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Novos modelos de financiamento - o papel do compartilhamento de riscos na
salde suplementar

O alto custo das novas terapias para doengas raras impde desafios significativos
para a saude suplementar. Nos planos coletivos, as operadoras buscam equilibrar

o risco assistencial ao atrair novos beneficidrios, mas a inclusdo de pacientes com
doencgas raras pode impactar a previsibilidade atuarial, especialmente em contratos
com menor diluigdo de risco. J& nos planos individuais, a principal barreira estd na
limitagdo regulatéria para reajustes, o que pode desencorajar a aceita¢do de novos
beneficidrios com alto custo potencial. Dessa forma, embora a responsabilidade pela
sustentabilidade do sistema de salude seja compartilhada entre diferentes atores, o
risco financeiro das terapias medicamentosas para doengas raras estd atualmente
concentrado nas operadoras de saude e, por consequéncia, nos beneficidrios.

Para equilibrar a viabilidade financeira com a ampliagdo do acesso, o
compartilhamento pode ser um tema essencial que poderia ser viabilizado por: (i)
fundos coletivos entre operadoras; e (ii) modelos de contratos baseados em valor
(value-based contracts) entre operadoras e farmacéuticas.

A estruturag¢do de um fundo coletivo para doengas raras, financiado por todas as
operadoras de satde com contribuicdes proporcionais a critérios como receitaq,
numero de beneficidrios ou outra métrica de porte, permitiria distribuir de forma
equitativa o impacto financeiro dessas terapias. Esse mecanismo teria a fung¢do de
distribuir o risco de doencas raras entre as operadoras.

“...0 problema das doengas ultrarraras é particularmente relevante, pois muitas operadoras
sdo pequenas e possuem menos de 20 mil vidas seguradas. Muitas vezes, essas empresas

ndo enfrentam casos de doencas ultra raras, mas, se acontecerem, ndo hd escala suficiente
para garantir a cobertura. A criagdo de um fundo de compartilhamento ajudaria a viabilizar

a cobertura, possibilitando um modelo mais sustentdvel..."

— Médico especialista em avaliagdo de tecnologias de saude

Os modelos de contratos baseados em valor [29] transferem parte da
responsabilidade pelo sucesso da terapia para as farmacéuticas que o
desenvolveram, j& que os pagamentos por medicamentos de alto custo sdo
condicionados a demonstragdo de eficdcia com base em critérios previamente
estabelecidos. Nos Estados Unidos, por exemplo, de acordo com dados publicos,
entre 2009 e 2022, foram firmados 80 acordos desse tipo com farmacéuticas, sendo
nove destinados a medicamentos para doengas raras [30]. Para viabilizar essa
abordagem, descontos sdo tipicamente usados para que farmacéuticas devolvam
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recursos em forma de produtos, caso os medicamentos ndo alcancem os resultados
esperados; contudo, é essencial definir métricas padronizadas para avaliagdo dos
tratamentos e investir em infraestrutura adequada para monitorar os resultados.

No Brasil, o Ministério da Saude estabeleceu um acordo de compartilhamento de
risco em 2019 para a incorporag¢do do nusinersena no SUS para Atrofia Muscula
Espinhal (AME) tipos Il e Ill, visando equilibrar custo, dar acesso e estabelecer

a necessidade de coleta de dados de vida real. Porém, o acordo foi encerrado
antes mesmo de sua implementag¢do devido d auséncia de regras contratuais
especificas, falta de cldusulas de desempenho, e indefini¢do de critérios como valor

minimo e mdximo do medicamento, elegibilidade dos pacientes e continuidade do
compartilhamento de risco em caso de judicializagdo [31]. Em 2022, um novo acordo
foi anunciado para a terapia génica onasemnogeno abeparvoveque, com pagamentos
condicionados a performance do medicamento; contudo, apesar do prazo de 180 dias
para sua disponibilizagdo no SUS jd ter expirado, a terapia ainda ndo estd acessivel

aos pacientes, refletindo os desafios da implementagdo de tais acordos.

“...a transparéncia é essencial para que esse modelo funcione. Precisamos de mais
informacdes sobre os desfechos clinicos, como indicadores hospitalares e sobrevida. No
cdncer de mama, por exemplo, em um cendrio a sobrevida pode ser de cinco anos, enquanto
em outro pode ser de apenas um ano. Dados claros e bem estruturados podem mitigar a
insegurang¢a de quem toma as decisdes e garantir que os tratamentos sejam realmente

eficazes..."

— Gestor com experiéncia em diversas operadoras de salde
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y

E preciso agir agora enquanto
construimos o futuro

Enquanto a regulamentag¢do sobre terapias medicamentosas domiciliares avanga,
um possivel caminho inicial para ampliar o acesso de forma estruturada poderia ser
a incorpora¢do de medicamentos orais e subcutd@neos de uso exclusivo domiciliar
para doengas raras que ja possuem tratamentos cobertos na satdde suplementar.
Esse modelo permitiria avaliar a transicdo de forma segura, sem criar um impacto
desproporcional para operadoras de saude, ao substituir terapias j& previstas no Rol.

"...talvez um primeiro passo seja revisar como garantimos que as terapias que jd tém
tratamentos funcionais possam passar por um ATS mais dgil, considerando evidéncias de
vida real e impacto econémico...”

— Médico especialista em politicas de saude

Atualmente, das 87 drogas orais em Fase Ill para doengas raras, 23 sdo indicadas
para 15 patologias que jd possuem tratamentos aprovados na salde suplementar
[32]. Esse cendrio representa uma oportunidade regulatéria clara, pois, ao ndo
viabilizar a cobertura dessas alternativas, pacientes podem ter seu acesso ao
tratamento limitado ou recorrer a judicializa¢do para garanti-lo, gerando custos
imprevisiveis para as operadoras. Como essas doengas possuem poucas opgoes
terapéuticas, caso um medicamento com melhor perfil de eficdcia e de seguranca
esteja disponivel, ele naturalmente serd prescrito pelos médicos. Nesse contexto,
estruturar um processo regulatério adequado para a incorporagdo dessas
alternativas reduziria a fragmentag¢do do acesso, evitaria litigios e garantiria maior
previsibilidade financeira para o sistema de sadde suplementar, do mesmo tempo
em que ampliaria o acesso a tratamentos menos invasivos e mais alinhados &
realidade dos pacientes.

"...se quisermos encontrar solu¢des sustentdveis, precisamos criar um projeto-piloto
bem estruturado. Ndo podemos simplesmente defender direitos sem oferecer solucdes
concretas que funcionem para todos os lados...”

- Lider de associagdo de pacientes com doengas raras
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Como o numero de pacientes impactados é reduzido, a incorporagdo dessas
alternativas representaria um impacto financeiro controlado para operadoras de
saude, ao mesmo tempo em que ampliaria o acesso a tratamentos menos invasivos
e mais adequados a realidade dos pacientes. Esse modelo mitiga o incremento

de risco das operadoras, pois substitui um tratamento jd previsto, garantindo a
continuidade do cuidado e permitindo uma transi¢do segura baseada em evidéncias.
Além disso, esse modelo fomenta uma maior concorréncia entre medicamentos,
possivelmente reduzindo precgos.

“...se estamos falando de substitui¢cdo, ndo se trata de um dinheiro novo. A operadora ja
paga por esse tratamento, jd incorporou esse risco. O que muda é o formato, e se a ATS
for clara, hd seguranca para essa transigdo. O que a operadora quer é reduzir custos

e priorizar os temas certos. Se uma alternativa domiciliar substitui a intravenosa com

eficdcia comprovada, ela deveria ser coberta imediatamente...”

— Gestor com experiéncia em diversas operadoras de saude

Sem um modelo regulatério adequado, essas novas terapias correm o risco de
permanecer inacessiveis, mantendo os pacientes dependentes de tratamentos

mais onerosos e em ambiente hospitalar, mesmo quando hd alternativas vidveis.
Algumas doengas, como doenga de Gaucher, esclerose lateral amiotréfica, psoriase
eritrodérmica, e hipertensdo pulmonar, j& possuem formulag¢des orais avangadas em
desenvolvimento, com potencial para substituir as infusdes atualmente utilizadas
(Figura 5).

A criagdo de um sandbox regulatério, alavancando propostas recentes da ANS,
poderia ser uma alternativa vidvel para o setor testar e analisar a viabilidade de

se considerar a incorpora¢do de medicamentos de uso domiciliar de forma mais
sistemadtica no processo de ATS. Esse modelo permitiria avaliar os impactos clinicos,
econdmicos e operacionais dessas terapias dentro de um ambiente controlado,
possibilitando ajustes antes de uma adog¢do mais ampla. Ao garantir previsibilidade
regulatéria e embasar decisdes com evidéncias de vida real, o setor pode avang¢ar na
moderniza¢do do acesso, sem comprometer a sustentabilidade do sistema, criando
uma base sélida para futuras expansdes regulatérias.
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Figura 5
Drogas orais em Fase lll, por status de aprovagdo de intravenosos e cobertura pela satde suplementar (2025)

NUmero de drogas orais

46
53%
________ 18
O,
________ “
Drogas orais em Fase I Para doenc¢as sem Para doenc¢as com alternativas Para doen¢as com alternativas
alternativas cobertas cobertas pela Sadde Suplementar, cobertas pela Saude
pela saude suplementar mas sem previsdo de Suplementar e com
cobertura para a verséo oral previsdo de cobertura para
a versdo oral
/ Doengas raras ndo oncoldgicas tratadas (#) \

& © ®

Fonte: Pesquisas, entrevistas e andlises L.E.K.
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Conclusdo e préoximos passos

A incorporagdo de terapias domiciliares na satde suplementar é uma evolugdo
necessdria para garantir acesso continuo a tratamentos inovadores sem
comprometer a sustentabilidade do sistema. A exclusdo de medicamentos orais

e subcutdneos de uso exclusivamente domiciliar da cobertura obrigatéria j& ndo
condiz com os avangos cientificos e tecnoldgicos, criando barreiras danosas para
pacientes que poderiam se beneficiar de op¢des mais acessiveis e menos invasivas.
A discussdo ndo deve se limitar @ amplia¢do indiscriminada da cobertura, mas sim &
constru¢do de um modelo de cuidado especializado, com um arcabougo regulatério
mais dindmico e novas abordagens de financiamento. A experiéncia internacional ja
demonstrou que a moderniza¢do da regula¢do ndo apenas melhora o acesso,

mas também permite uma alocag¢do mais eficiente de recursos, reduzindo custos
sistémicos e otimizando a gestdo do cuidado.

Contudo, a transi¢do para um novo modelo de cuidado é lenta, o que pode resultar
na perda de cobertura de terapias medicamentosas inovadoras, inclusive para
pacientes j@ em tratamento. Nesse sentido, é fundamental adotar medidas de
curto prazo enquanto se constréi um modelo mais abrangente. Um primeiro passo
vidvel seria priorizar a avaliagdo de alternativas domiciliares para doengas que jd
contam com tratamentos cobertos pelo Rol da ANS. Esse enfoque reduz riscos para
operadoras de saude, preserva a previsibilidade regulatéria e permite uma transi¢gdo
gradual e segura para modelos mais modernos de cuidado. Além disso, ao garantir
que pacientes em tratamento ndo sejam prejudicados pela defasagem regulatéria,
a saude suplementar pode evoluir de forma sustentdvel, acompanhando a inovagdo,
sem gerar impactos desproporcionais para o equilibrio financeiro do sistema.

A constru¢do de um novo olhar para pacientes de doengas raras é critica.
Primeiramente, sob o ponto de vista assistencial, é prioridade assegurar que

esses pacientes tenham acesso ao que hd de mais avangado. Mas um novo olhar
também é crucial sob o ponto de vista econémico, dada a necessidade de viabilizar
um modelo de financiamento que seja sustentdvel para o sistema suplementar.
Para isso, um debate amplo e estruturado entre reguladores, entidades médicas,
operadoras de planos de saude, indUstria farmacéutica e sociedade civil é essencial
para viabilizar um arcabougo regulatério mais eficiente, alinhando eficdcia clinica e
sustentabilidade econémica.
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