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Resumo

A Fenilcetonuria (PKU) ¢ uma doenca genética rara detectada pelo Programa Nacional
de Triagem Neonatal (PNTN) por meio do "teste do pezinho". Uma vez diagnosticada e tratada
precocemente com dieta especifica e formula metabdlica isenta de fenilalanina (Phe), a
ocorréncia de retardo mental € prevenida nestes pacientes. Mesmo sendo fornecida gratuitamente
pelo Sistema Unico de Satde (SUS), mediante protocolo clinico, estima-se que os pacientes com
PKU tém encontrado dificuldades de acesso a formula metabdlica, recorrendo a via judicial para
garantir a continuidade de seu tratamento. Nao existem estudos sobre os fatores que levam os
pacientes com PKU a ingressarem na justica em busca do acesso ao seu tratamento, tampouco
que caracterizem os argumentos utilizados pelos poderes publicos na tentativa de resolugao
desses conflitos. Objetivos: Este estudo constitui-se em uma das etapas de um projeto mais
amplo intitulado "Acesso e Adesdo ao Tratamento da Fenilcetonuria: avaliagdo da judicializa¢ao
e do impacto médico e socioecondmico para os pacientes e sua familias, e para o Sistema Unico
de Saude do Rio Grande do Sul". Esta etapa teve por objetivo caracterizar o uso da via judicial
para a obtengao do tratamento da PKU no Estado do Rio Grande do Sul (RS). Metodologia:
estudo observacional e retrospectivo, baseado na andlise de processos judiciais de individuos
com PKU que ingressaram na justica entre 2001 e 2010 e que solicitaram alguma forma de
tratamento para essa doenca. Foram analisados os dados correspondentes ao periodo
compreendido entre a propositura da agdo e a sentenca. Resultados: foram identificados 20
processos ajuizados no periodo analisado, e que preenchiam os critérios de inclusdo, sendo que o
acesso integral aos documentos para andlise s6 foi possivel em 19 casos. Apenas 2/19 dos
processos visavam a obtencdo de terapias diferentes da féormula metabolica. Em 17/19 dos
processos havia relato de solicitagdo prévia de fornecimento do tratamento deferida pela
Secretaria de Saude — RS. Figuraram como réus o estado do RS (n=19), a Unido (n=1) e
municipios (n=4). Os pedidos de antecipacdo de tutela foram deferidos em todos os processos.
Ao final das analises, 18/19 dos processos possuiam sentengas, obrigando os réus a fornecerem
os insumos solicitados. Conclusdes: os dados sugerem a violagdo do direito a satde e a
interrupgao do fornecimento do tratamento pelo Estado como as principais razdes para o uso da
via judicial. Ha evidéncias ainda, de que problemas como gestdo de estoque e processos
licitatérios morosos contribuam para a judicializagdo da PKU no RS. Ao contrario do que
acontece com outras doengas genéticas, no caso da PKU a busca pela via judicial visa a obtengao
de um produto que ja esta incluido na politica de assisténcia farmacé€utica nacional, achado que

sugere que falhas de gestdo sdo um dos fatores desencadeantes da judicializagdo no pais.



PALAVRAS-CHAVE: Fenilcetonuria; Judicializagdo; Interrupcdo do Fornecimento do

Medicamento; Rio Grande do Sul; Brasil.



Abstract

Phenylketonuria (PKU) is a rare genetic disease detected by the Brazilian National Neonatal
Screening Program (PNTN) through the "heel-stick test". Once diagnosed and treated early with
a specific diet and metabolic phenylalanine-free formula (Phe), the occurrence of mental
retardation is prevented in these patients. Even being provided free of charge by the Public
Health System through National Guidelines, it is estimated that patients with PKU have found
difficulty in obtaining the metabolic formula, resorting to the courts to ensure the continuity of
their treatment. There are no studies on the factors that lead patients with PKU to file lawsuits in
search of justice to have access to their treatment, nor that characterize the arguments used by
the government in an attempt to solve these conflicts. Objectives: This study constitutes one of
the steps of a broader project entitled "Access and Adherence to Phenylketonuria Treatment:
evaluation of judicialization and the medical and socio-economic impact for patients and their
families, and for the Public Health System of Rio Grande do Sul". This step aimed to
characterize the use of the judicial process in order to obtain treatment of PKU in the state of Rio
Grande do Sul (RS). Methodology: A retrospective, observational study, based on analysis of
court cases of individuals with PKU that entered with judicial lawsuits between 2001 and 2010
requesting some form of treatment for this disease in RS. Data corresponding to the period
between filing the lawsuit and court ruling were analyzed. Results: We identified 20 cases filed
in the period that met the inclusion criteria, in which full access to the documents for analysis
was only possible in 19 cases. Only 2/19 processes aimed at obtaining therapies different from
the metabolic formula. In 17/19 cases it was reported that there was prior request of treatment
granted by the Department of Health of the state of RS. Figured as defendants the state of RS
(n=19), the Union (n=1), and municipalities (n=4). Applications for advance relief were granted
in all cases. At the end of the analysis, 18/19 cases had court ruling, obliging that the defendants
provide the required inputs. Conclusions: The data suggest a violation of the right to health and
interruption of treatment supplied by the State as the main reasons for the use of the judicial
process. There is also evidence that problems, such as management of medications and lengthy
procurement processes, contribute to the judicialization of PKU in the state of RS. Cc

what happens with other genetic diseases, in the case of PKU, the quest via litigatios

obtain a product that is already included in the national pharmaceutical assistance policy, a
finding that suggests that management failures are one of the factors triggering judicialization in

the country.
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1. INTRODUCAO

A Fenilcetonaria (PKU) ¢ um erro inato do metabolismo (EIM) associado a atividade
deficiente da enzima hepética fenilalanina hidroxilase (PAH).(1) Em consequéncia, os pacientes
apresentam niveis séricos elevados de fenilalanina (Phe), os quais sdo toxicos para o sistema
nervoso central. A PKU foi umas das primeiras doengas neurogenéticas identificadas, tendo sido
descrita por Asbjorn Folling em 1934, ao observar dois irmaos que tinham retardo mental.
Também foi o primeiro EIM tratado com sucesso em estudo pioneiro de Bickel em 1953.(2) E
uma doenga metabdlica rara, com prevaléncia global média estimada de 1:10.000 recém-
nascidos.(3) O sintoma mais comumente apresentado por pacientes com PKU ndo tratados ¢ o
retardo mental grave.

O diagnostico da PKU ¢ idealmente obtido por meio da medida da Phe em papel-filtro no
periodo neonatal (o chamado "Teste do Pezinho), instituido como obrigatério pelo Programa
Nacional de Triagem Neonatal (PNTN) e que permite a deteccdo e o tratamento precoce. O
tratamento da PKU, quando iniciado nas primeiras semanas de vida e mantido continuamente,
permite com que individuos com PKU desenvolvam-se normalmente.(4)

Com a criagdo do PNTN pelo Ministério da Saude do Brasil (MS) em 2001, o poder
publico inseriu o tratamento com a féormula isenta de Phe para o tratamento da PKU na lista do
Componente Especializado da Assisténcia Farmacéutica (CEAF), sendo totalmente financiado
pelos Estados brasileiros no Sistema Unico de Saude (SUS) dentro dos critérios estabelecidos
pelo Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT).(4) O Rio Grande do Sul (RS) conta
com equipes multidisciplinares dentro dos dois centros de referéncia para acompanhamento dos
pacientes com PKU: Hospital de Clinicas de Porto Alegre (HCPA) e Hospital Materno Infantil
Presidente Vargas (HMIPV).

O direito fundamental a satide ¢ prescrito pela Constitui¢do Federal, que impde aos entes
federados o dever de elaborar e executar politicas publicas que visem reduzir os riscos de
doencas e agravos a saude e de organizar uma rede de servigos capaz de oferecer garantias de
acesso universal e igualitario as acdes e projetos desenvolvidos pelos servigos publicos de satde

(art. 196 da Constituicdo Federal).

Com base nesse direito, os cidaddos brasileiros passaram a utilizar-se de instrumentos
processuais como mecanismo de defesa para a garantia de seu direito a saide. Este fenomeno
foi denominado de judicializa¢ao da saude, retratando a relacdo do poder judiciario e a politica
(5) e o fato do Poder Judiciario ter passado a ter papel ativo e decisivo na concretizagao da
Constituicao Federal, resguardando direitos e assegurando o respeito ao ordenamento juridico

nas hipoteses de omissao dos poderes publicos.(6)
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Porém, a atuacao do poder judiciario nestes casos, pode acabar interferindo na politica

de saude previamente planejada pelos gestores do poder executivo, uma vez que decisdes
favoréaveis, como as de carater liminar, forgam o Estado a aquisi¢do emergencial de insumos sem

os processos licitatorios, sugerindo elevacao dos custos e impacto no orcamento da satde.

Entretanto, estudos sobre a judicializacdo da saude no Brasil revelam deficiéncias nos
servigos publicos de saude.(7) Chama a atengdo a existéncia de agdes judiciais para obtencdo de

medicamentos que sdo fornecidos gratuitamente, como o caso da PKU no RS.

O presente trabalho estrutura-se de duas formas: 1) A compreensdo dos principais
aspectos sobre a doenca Fenilcetonuria como: conceitos, incidéncia, critérios de diagnoésticos,
manifestagdes clinicas, tratamento, os programas e politicas publicas envolvidas. 2) A andlise
das questdes sobre o direito a saide como: a judicializagdo do direito a saude, a historia da
judicializagdao, o seu impacto e eficacia. Mas, acima de tudo, pretende-se realizar o estudo
relativo as dificuldades que os pacientes com PKU tem enfrentado em relagdo a assisténcia

farmacéutica prestada pelo RS.

Nossa hipdtese ¢ a de que os pacientes com PKU encontram dificuldades de acesso ao
seu tratamento no RS sugerindo que problemas de gestdao na assisténcia farmacéutica da SES-RS
possa estar ocorrendo. Entretanto, ndo foram localizados estudos que retratem a ocorréncia de
pedidos judiciais da féormula isenta de Phe ou sobre os fatores que levariam os pacientes com
PKU ao judicidrio, no Brasil ou no RS, tampouco que caracterizem as decisdes desses processos
ou seu impacto socioecondmico. Sendo assim, capturar as razdes € motivagdoes dos pacientes

com PKU ou de seu representante legal sobre este fendmeno, € essencial para que se possa

melhorar a prestacdo da satde publica e a propria atuagdo judicial no RS.
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2. REVISAO DA LITERATURA

2.1 Erros Inatos do Metabolismo e a Fenilcetontria

Os EIM decorrem de um defeito enzimatico que determina o bloqueio de uma via
metabolica, tendo como consequéncia o acumulo de substratos e derivados e/ou falta de seu
produto (8), e podendo resultar em alteracdes no desenvolvimento mental e fisico dos individuos
afetados. (9)

A Fenilcetonuria (PKU) ¢ um dos erros inatos do metabolismo (EIM) mais comuns, de
heranc¢a autossdmica recessiva, sendo causada pela atividade deficiente da enzima Fenilalanina-
Hidroxilase (PAH) e conseqiiente aumento da concentracao sérica de Phe. Dentro do espectro da
deficiéncia da atividade de PAH, encontra-se a PKU classica (forma mais grave da doenga e que
necessita tratamento, definida mais comumente por niveis superiores de 20 mg/dL da Phe sérica
ao diagndstico), a PKU leve (forma menos grave da doenca, mas que ainda necessita de
tratamento, e que pode ser definida por niveis entre 6-20 mg/dL de Phe sérica ao diagnostico), e
a hiperfenilalaninemia leve (forma mais branda da doenca, que ndo necessita de tratamento, e
pode ser definida por niveis entre 2-6 mg/dL de Phe sérica ao diagndstico). (10-14)

Embora rara, a PKU ¢ o mais frequente EIM dos aminoacidos e os niveis sanguineos
elevados de Phe levam ao aumento da sua excrecdo urindria e de seus metabolitos, as
fenilcetonas. Niveis elevados de Phe sdo considerados neurotdxicos provocando defeitos no
desenvolvimento neuromotor ¢ neurocognitivo. O retardo mental ¢ irreversivel quando nao
diagnosticado e tratado em idade precoce. No Brasil, a PKU ocorre em cerca de 1:24.780 recém-

nascidos vivos (RN). (4)

2.2 Hiperfenilalaninemias

Define-se por hiperfenilalaninemias (HPA) as condig¢des associadas a niveis séricos de
fenilalanina (Phe) acima de 2 a 4 mg/dL, na dependéncia do ponto-de-corte utilizado pelo
laboratorio.(9, 15)

As HPA podem ser causadas pelos fatores abaixo relacionados:(16)
° Transitdrios: prematuridade; insuficiéncia hepatica/renal, tirosinemia, galactosemia;
nutri¢ao parenteral total; uso de fArmacos (trimetoprima, metotrexato);
o Permanentes:
= deficiéncia priméaria de PAH (ou PKU): ¢ a causa mais frequente

(aproximadamente 98% dos casos diagnosticados);
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= deficiéncia secundaria da PAH, em consequéncia de doencas do
metabolismo do cofator tetrahidrobiopterina (BH4): correspondem a menos

de 2% dos casos de HPA.

2.3 Incidéncia da Fenilcetonuria (PKU)

A incidéncia de heterozigotos (pessoas que nao tém a doenca, mas que t€ém chance de
terem filhos com PKU, pois possuem um dos alelos do gene envolvido com mutagdo) para a
PKU ¢ de 2% da populag@o em geral. (3, 17) A doenca ocorre em todos os grupos étnicos e sua
prevaléncia global total ¢ de aproximadamente 1:12.000 RN. (18, 19) Na Europa Ocidental, a
incidéncia da doenga ¢, em média, 1:8.000 RN, apesar de grandes diferencas entre os varios
paises. (Tabela 1)

Estima-se que, na cidade de Sao Paulo, 1:12.000 a 1:15.000 recém-nascidos (RN) tém
PKU, com base em levantamento realizado em postos de satde e bergarios. (20) Em 2002, um
levantamento feito no Brasil por meio do PNTN, encontrou uma prevaléncia de 1:24.780. (4) Ja
na regido sul do pais, JARDIM et al. (1996) relataram que a razdo ¢ de 1:12.500 RN. (Tabela 1)
(21,22)

Tabela 1 - Incidéncia de Hiperfenilalaninemia - Fenilalanina-Hidroxilase em diferentes

paises

Pais Incidéncia Citacao

Paises Baixos 1: 18.000 Verkerk et. al., 1994 (17)
Reino Unido 1: 10.000 Clarck BJ, 1992 (18)
Franca 1: 17.000 Abadie et. al., 2001 (23)
Irlanda 1: 4.000 Whithead et al., 1996 (19)
Canada 1:22.000 Scriver et al. , 2001 (8)
Portugal 1: 12.500 Vaz-Osorio R., 1999 (24)
Brasil (Regido Sul) 1: 12.500 Jardim et al., 1996 (22)

Africa 1: 132.000 Elsa & Acosta, 2003 (25)
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2.4 Manifestacoes Clinicas

A manifestacdo clinica mais comumente apresentada por pacientes com PKU nao
tratados € o retardo mental grave, frequentemente associado a um odor caracteristico na urina.

Outros sinais/sintomas apresentados sdo atraso global do desenvolvimento; distirbios de
comportamento, incluindo padrao autista (26); sinais piramidais; tremores; convulsdes; eczema;
reducdo da pigmentagdao do cabelo, da pele e da iris (como consequéncia da reducdo da sintese
da melanina); reducdo do crescimento e microcefalia. Os fenétipos clinicos correlacionam-se

com os niveis de Phe no sangue, refletindo o grau de deficiéncia da PAH. (18)

2.5 O Sistema Nervoso Central na PKU

Quando a dieta ¢ iniciada nas primeiras semanas de vida e mantida continuamente, ¢
esperado que individuos com PKU desenvolvam-se normalmente. Déficits nas fungdes
executivas tém, no entanto, sido observados mesmo em criangas cujo tratamento ¢ iniciado
precocemente e mantido continuamente. As funcdes executivas compreendem habilidades
necessarias para a solu¢do de problemas como, por exemplo, o planejamento, a memoria
operacional e a inibicdo e autorregulagdo do comportamento. Existe evidéncia de que essas
habilidades estdo associadas ao funcionamento das por¢des dorsolaterais do lobo pré-frontal.

(10)

2.6 Diagnéstico

O diagnostico das HPA por meio da medida da Phe em papel-filtro ¢ a base da triagem
neonatal (“Teste do Pezinho”), pois permite o tratamento precoce, evitando o retardo mental.
Quando o teste detecta niveis altos de Phe, ¢ necessario fazer o diagnostico diferencial, com o
objetivo de confirmar a etiologia da HPA. Entre os diagndsticos diferenciais estdo a Tirosinemia
(excluida por meio da quantificagdo de Tyr) e os defeitos do BH4. Os defeitos do cofator BH4
podem ser excluidos por algumas outras investigacdes especificas, tais como o teste de
sobrecarga de BH4, andlise de proteinas e analise de atividades enzimaticas especificas. (27, 28).

O diagnostico deve ser preferencialmente realizado no periodo neonatal, antes do
aparecimento dos sintomas, ja que, depois de instalada, a lesdo neurologica ¢ irreversivel. A
amostra para triagem neonatal ¢ usualmente coletada apds as 48 horas de vida, ou seja, apos o
inicio da alimenta¢do com proteinas. Os resultados alterados devem ser confirmados por testes

realizados em segunda amostra de sangue em papel-filtro, soro ou sangue total (de acordo com a
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metodologia empregada no laboratorio especializado). Os casos confirmados devem ser

encaminhados para tratamento e mais investigacdes em servigos de referéncia.(9)

2.7 Tratamento

O controle da PKU pode ser conseguido através de uma dieta com baixos niveis de Phe.
A dieta com restricdo de Phe ¢ individualizada, ajustada conforme a tolerancia individual de
cada paciente e os niveis alvo de Phe para cada faixa etaria (Tabela 2), e deve ser seguida por
toda a vida. E digno de nota que nio existe consenso internacional sobre quais sdo os niveis-
alvos de Phe, os mesmos variando de pais para pais e mesmo de servigo para servigo.

Por falta de mais estudos, os requerimentos proteicos para os pacientes afetados seguem
as recomendagdes propostas por organizagdes internacionais (Food and Agriculture
Organization of the United Nations e World Health Organization) considerando-se a necessidade
de ingestdo de proteina igual ou superior a de individuos sadios.(29) Alimentos de origem
animal sdo pouco utilizados, resultando em baixa ingestdo de proteinas de alto valor
bioldgico.(30) Geralmente ¢ acrescido um alimento medicinal, chamado de féormula metabélica,
o qual substitui os alimentos ricos em proteinas que sdo retirados da dieta. As formulas
metabolicas para PKU sdo isentas em Phe e fornecem os nutrientes necessarios para a
suplementagdo da dieta do paciente, constituindo-se em uma mistura de aminodcidos livres,
vitaminas e elementos-tracos. Aproximadamente 75-95% das necessidades protéicas sao
cobertas por essas formulas. No Brasil, elas sdo custeadas pelos governos estaduais, sendo

distribuidas pelas Secretarias Estaduais de Saude - SES.(31)
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Tabela 2 - Niveis alvo de Fenilalanina a serem atingidos com o tratamento.(14)

Idade Phe alvo (micromol/L) Phe alvo (mg/dL)
0-12 meses 120-360 2-6
1-13 anos 120-360 2-6
>13 anos:
-permitido 120-900 2-15
-desejavel 120-600 2-10
-gestacao 120-360 2-6

A dietoterapia para PKU ¢, portanto, complexa, de longa duragdo, e requer muitas
mudancas de habitos por parte do paciente e de sua familia. O sucesso do tratamento em longo
prazo, assim como acontece em qualquer doenga crdnica, depende da disponibilidade do
paciente em seguir as recomendagdes médicas e nutricionais prescritas, sendo fundamental a sua
monitorizagdo. (3) O controle da dieta, que ¢ relativamente facil nos primeiros anos de vida,
pode tornar-se de dificil execugdo a partir da idade escolar. Geralmente, o abandono ou
relaxamento da dieta ocorre na adolescéncia, quando surgem as crises de desenvolvimento,
proprias da puberdade. Diversas razdes contribuem para essa descontinuidade, como: 1) pressoes
sociais que dificultam a integracdo do individuo com PKU na sociedade; 2) disponibilidade de
tempo para adequar-se a dietoterapia; 3) limitacdo financeira devido ao elevado custo dos
alimentos especiais; 4) independéncia familiar; 5) desconhecimento dos teores de Phe nos
alimentos; 6) falta de produtos com teores reduzidos de Phe que possam suprir as necessidades
nutricionais; 7) dificuldade de entendimento familiar sobre a doenga e a sua gravidade.(30)

As mulheres com PKU devem receber aconselhamento genético sobre os efeitos
teratogénicos das altas concentracdes de Phe no plasma durante a gravidez. Uma dieta restrita
em Phe deve perdurar por alguns meses antes da concepc¢do, a fim de manter concentragdes
normais no plasma. Apos a concepgao, a orientagdo nutricional ¢ médica sdo essenciais,
assegurando, assim, o aporte adequado de energia com a proporcao apropriada de proteina,
gordura e hidratos de carbono.(32)

No Brasil o tratamento da PKU segue o Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas
(PCDT) do Ministério da Saude (MS) e deve seguir o Fluxograma de Dispensagdo de Formula
de aminoacidos isenta de Phe. (4) (Figura 1)

Acredita-se que esses pacientes possam conviver em sociedade sem desvios
comportamentais, de forma inserida e produtiva, ndo somente pela experiéncia dos dados da

literatura, mas principalmente pelo fato de que a adesdo ao tratamento e a manutengdo da dieta
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por toda a vida promovem melhores resultados em longo prazo no desenvolvimento,

crescimento, comportamento e cognicao dos portadores de PKU.(4)

FLUXOGRAMA DE DISPENSAGAO DE FORMULA DE AMINOACIDOS ISENTA DE FENILALANINA
FENILCETONURIA

Paciente solicita a

féormula. CID-10: E70.0, E70.1

Exames:

v Dosagem de fenilalanina (Se acima de 10 mg/
dL apresentar 1 exame; se entre 8-10 mg/dL
apresentar 3 exames consecutivos)

Dose:

Férmula isenta de fenilalanina: de acordo com a

idade, ver PCDT

Possui LME corretamente
preenchido e demais
documentos exigidos?

NEO Sim
Orientar o
paciente. CID-10, exames e doses y
Nzo estdo de acordo com o . Sim
J preconizado pelo PCDT?

Encaminhar o Realizar entrevista

paciente ao farmacoterapéutica inicial
com o farmacéutico.

meédico assistente.

N&o dispensar e Orientar o
justificar ao aciente
paciente. p :

Exames necessarios para monitorizagao:
v~ Niveis de fenilalanina. Periodicidade: a cada 15 dias

para pacientes com até um 1 ano de idade e para as

mulheres gravidas. Aos demais casos, a cada més.

Vitamina B12, ferritina, hemoglobina e caicio. Dispensacéao a cada més de

Periodicidade: anual.

RX para avaliagéao da idade 6ssea (se menor de 18 tratamento

anos). Periodicidade: anual. Entrevista
v~ Densitometria 6ssea (se maior de 18 anos). farmacoterapéutica de

Periodicidade: a cada 2 anos. A q =

monitorizacao
) Paciente apresentou alteracao
Sim nos exames nao compativel Nao
J com o curso do tratamento? i
Dispensar e solicitar Dispensar
parecer do médico
assistente.
Figura 1 — Fluxograma de dispensa¢io do Protocolo Clinico e Diretrizes

Terapéuticas 2010
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2.8 Tratamentos Inovadores

A possibilidade de tratamento com a suplementacdo do cofator BH4 sintético (33-37) é&,
hoje, uma realidade, ja sendo uma terapia aprovada pelo FDA e EMEA. O racional para seu uso
baseia-se no fato que pacientes que possuem atividade residual de PAH, podem ter essa
atividade aumentada com o uso de BH4. Os pacientes com PKU que se beneficiam com a
suplementagdo de BH4 sdo denominados “responsivos” (os demais sdo chamados “ndo
responsivos”), e sao identificados por meio de testes especificos. Os individuos responsivos em
uso de BH4 podem receber uma maior quantidade de Phe na dieta, sem que haja elevagao dos
niveis séricos de Phe. Estima-se que 20-30% dos pacientes com PKU classica, e 30-50% dos
pacientes com PKU leve sejam responsivos; o BH4 nao faz parte das listas de dispensagao de
medicamentos do Ministério da Saude Brasileiro.

Outra terapia inovadora € sdo os “LNAA” (large neutral amino acid, ou aminoacidos de
cadeia grande neutra). Tais aminoacidos, quando suplementados, competem com a Phe pelos
receptores de aminoacidos presentes na barreira hematoencéfalica, de forma a impedir a sua
entrada no cérebro (e, portanto, diminuir a sua neurotoxicidade). Os LNAA nao fazem parte das
listas de dispensag¢ao de medicamentos do Ministério da Satude Brasileiro.

Ensaios envolvendo terapia de reposi¢dao enzimatica (in-vivo) e terapia génica (in-vitro)

para PKU ja estdo sendo realizados.

2.9 Programa Nacional de Triagem Neonatal - PNTN

O Ministério da Saude implantou em 2001 o PNTN pelo Sistema Unico de Saude (SUS),
por meio da Portaria GM/MS n.° 822, de 06 de junho de 2001. O Programa teve como objetivo
geral promover a deteccdo de doengas em fase pré-sintomatica em todos os RN, permitindo o
tratamento precoce e, consequentemente, diminuindo a morbidade, suas consequéncias e a
mortalidade gerada pelas doengas triadas. (38)

Com o objetivo de triar 100% dos nascidos vivos e com o intuito de alcancar a meta de
prevencdo e reducao da morbimortalidade provocada por essas doencas, estabeleceu-se que o
PNTN seria executado de forma articulada pelo Ministério da Satde e pelas secretarias
municipais e estaduais de saude por meio da criagdo de uma rede estadual de triagem neonatal,
tendo como unidade central os Servigos de Referéncia em Triagem Neonatal (SRTN), que sdo os
instrumentos ordenadores e orientadores de toda a rede local de triagem neonatal. Aos SRTN sao
destinados a operacionalizagdo, execugdo e controle do PNTN, na sua area de abrangéncia,

desde a coleta, realizacdo de exames, busca ativa, confirmagdo diagnostica, acompanhamento e
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tratamento dos casos positivos detectados. Foram publicadas portarias especificas para

habilitagdo de cada estado e/ou credenciamento de Servi¢o(s) de Referéncia(s) em Triagem
Neonatal (SRTN).(38)

Atualmente, encontra-se em fase de consulta publica a minuta de portaria visando
reformular o atual PNTN junto ao SUS que passara a contemplar a triagem neonatal por amostra
biologica, a triagem neonatal auditiva e a triagem neonatal ocular. A minuta também busca definir
que o PNTN contemple o diagndstico presuntivo, o diagnostico de certeza, o tratamento e o
acompanhamento dos casos diagnosticados e Instituir Servigos Operacionais de Monitoramento e

Acompanhamento em Triagem Neonatal (SOMA-TN).

2.10 O direito a saude

A partir das promulgagdes das constituicdes no Brasil, o direito a saude passou por
profundas modificacdes no tocante as legislagdes e aos direitos e as garantias que foram
confirmadas constitucionalmente.

O direito a vida ¢ o mais relevante direito humano. Porém, devido seus aspectos
individuais e sociais, o direito a satde deve ser considerado como de igual importancia, haja
visto estar inserido nele o direito a vida de cada ser humano, garantida pela constitui¢ao, que
assegura a todos, sem distin¢do, o direito de ter uma vida digna.(39)

Em 1988 instaurou-se no Brasil uma nova ordem juridica constitucional, e os principios
estruturais desta nova ordem, carregam valores de uma sociedade baseada no Estado
Democratico de Direito, traduzindo-se, claramente, nos direitos fundamentais do homem
construidos dentro dos principios éticos do direito.(7)

A Constitui¢do Federal de 1988 representa o resultado de lutas de anos, que culminaram
na garantia de direitos sociais e coletivos. Representando a tentativa de corre¢do dos excessos €
descaminhos provocados pelo regime militar, o amplo catdlogo de direitos sociais e coletivos
intangiveis pelo Estado, inovou como um instrumento de emancipacdo social com o intuito de
buscar a igualdade concreta entre as pessoas.(40)

Como um dos principios basilares a “dignidade da pessoa humana” (artigo 1°, inciso III),
a constituicao federal de 1988 enunciou o elenco dos direitos e garantias fundamentais a partir
da “inviolabilidade do direito a vida” (artigo 5°, caput). E, na sequéncia, proclamou o rol de
direitos sociais, neles incluindo a “satde” (artigo 6°).

Nao se trata de mero plano de inteng¢des, mas afirmativa solene de protecdo as pessoas,
reconhecendo que possuem direito publico subjetivo a saude e que o Estado tem a obrigacao de

garantir a sua efetividade.
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O direito a satide recebeu destaque no texto constitucional ao ser elencado como um

servigo de relevancia publica, que se caracteriza como essencial para a efetivacdo de outros
direitos, sobretudo o direito a vida. A Constitui¢ao consolidou demandas sociais relevantes nesta
seara, a exemplo dos principios e das regras especificas do campo da saude, tais como
descentralizagdo, integralidade, participacao etc.(40)

Reconhecido como um direito fundamental, o direito a saude deve ser garantido pelos
Estados e aos seus cidaddos e sua compreensdo implica o desenvolvimento de agdes e politicas
publicas que promovam o bem-estar da populagdo.(41)

Segundo a Organizagdo Mundial de Saude (OMS), ndo se pode definir saude apenas

como a auséncia de doenga, mas sim como o status perfeito de bem-estar fisico, mental e

social.(29)

Nesse tom, proclama o artigo 196 da Constituigdo Brasileira de 1988 “que a saude ¢
direito de todos e dever do Estado”. O artigo se completa com a afirmagao de que esse direito ¢
“garantido mediante politicas sociais e econdmicas que visem a reducdo do risco de doenga e
outros agravos € ao acesso universal e igualitario as agdes e servigos para sua promoc¢ao,
prote¢do e recuperacao’.

Atualmente, observa-se o crescimento do papel de institui¢des juridicas e de participagao
no processo de formulacdo, execucdo e fiscalizacdo das politicas de satde, sobretudo o da
assisténcia farmacéutica. De certa forma a integragdo ou sinergia entre tais institui¢des através

de seus operadores Juizes, promotores de justica, conselheiros de satide e representantes

interferem na efetivagcdo do direito a saude e implementacao de politicas publicas.(42)
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2.11 Eficacia do Direito a Saude

Atualmente, existem trés posicionamentos sobre a eficacia do direito a saude, que se
desdobram em andlises das possibilidades e limitacdes da atuacdo do judiciario nas
determinagdes de prestagdes a serem cumpridas pelo SUS.

A primeira posi¢do leva em conta que a eficicia desse direito deve estar restrita aos
servigos e produtos disponiveis no SUS, ja determinados pelo gestor publico. A segunda entende
que a prescricao médica deve ser considerada pelo judiciario como autoridade absoluta, obrigado
o SUS a fornecer o tratamento indicado. A terceira posicao defende que a eficacia do direito a
saude deve ser a mais ampla possivel, que de acordo com o caso concreto, o judiciario deve
ponderar direitos, bens e os interesses em jogo para fixar o conteido da prestagdo devida pelo
Estado.(43)

Nesta ultima, esta a maior ¢ mais adequada possibilidade de sinergia entre a saude e o

direito na garantia do cidadao ao acesso a justica e a satde.(43)

2.12 O Impacto da Judicializacido

Por meio das licitagdes, o Estado possui flexibilidade para negociar pregos para aquisicao
de medicamentos de forma a atender seu planejamento or¢amentario. Porém, as demandas
judiciais que tém sido deferidas na sua maioria considerando os documentos médicos presentes
nos processos, acabam por interferir na gestao de politicas publicas de saude, seus or¢amentos,
principios € normas do Sistema de Satde Brasileiro (SUS) , uma vez que determina a aquisi¢ao
obrigatoria e imediata de determinadas quantidades de medicamentos sem licitagdo. Isso afeta
todo e qualquer planejamento e negociacdo de compras publicas devido ao custo que deve ser
pago.(44, 45) Tal situagdo poderia ser caracterizada como: "Perda da capacidade de administrar
compras", que como consequéncia imediata, expde o sistema de saide a uma elevagdo dos
custos acima dos valores minimos possiveis.(44)

O crescimento do numero de agdes judiciais, associado ao fato de que as decisdes sdo
predominantemente favoraveis aos autores, vem gerando problemas para o sistema de saude
como um todo, ja que algumas decisdes acabam comprometendo gravemente o orgamento para a
saude. A atuagdo do Poder Judicidrio nesses casos acaba interferindo na politica de satde
planejada pelo Poder Executivo, pois escolhas originalmente politicas e de competéncia dos
gestores de satide acabam sendo tomadas na esfera judicial. Recentemente, as decisdes judiciais
nas acdes para fornecimento de medicamentos também foram estudadas como uma forma de

interferéncia do Poder Judicidrio na politica de satide. Entretanto, essa forma de intervencao
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judicial ¢ diferente da tradicionalmente estudada. As referidas decisdes judiciais indicam um

novo formato de judicializacdo, no qual o Poder Judiciério se sobrepde ao Poder Executivo na
escolha de fornecer este ou aquele medicamento, sob o fundamento de assegurar o direito a
saude.(46)

A decisao pelo fornecimento de medicamentos que sao tomadas na esfera judicial
também requerem a observagdo e utilizacdo de critérios por parte do juiz, que, por ndo ter
experiéncia no tema médico, deve buscar, além dos fundamentos legais aplicaveis ao caso , o
uso de critérios que levem em conta a politica de medicamentos planejada pelo Ministério da
Saude, protocolos, diretrizes e demais 6rgaos responsaveis em niveis estadual e municipal,
encarregados da selecdo de medicamentos, a qual ¢ feita por meio de listas oficiais veiculadas

em normas especificas ou programas de assisténcia farmacéutica.(46).

2.13 Histoéria da Judicializacao

O fendmeno das demandas judiciais por medicamentos surgiu no inicio da década de
1990 com os portadores de HIV provocando discussdes entre juristas, politicos, e gestores da
saude. O mesmo fendmeno também ¢ encontrado em paises como Peru, Argentina, Venezuela e
Equador onde as decisdes dos tribunais ofertam garantias ao acesso a medicamentos mesmo
quando estes ndo estdo explicitos em suas constituigdes nacionais.(45, 46) Tais demandas
judiciais surgiram apos a promulgacao da Constituicao Federal de 1988, a qual elevou o direito a
saude ao patamar de direito fundamental. Como dito anteriormente, no inicio eram processos
pleiteando medicamentos para o tratamento de HIV/AIDS, contudo, apds 1999, passaram a
surgir novas demandas por outras condi¢des patoldgicas dominantes.(45, 46)

No Brasil o acesso publico aos medicamentos ¢ garantido pela Constituicao Federal e
pela Lei Organica da Saude (Lei n° 8.080/90), alterada pela lei federal 12.401/11 que dispoe
sobre a incorporacdo de novas tecnologias em satde no ambito do SUS e que estdo disponiveis
por componentes da atengdo primaria a saude, de medicamentos estratégicos e especializados da
assisténcia farmacéutica. No entanto, inimeras agdes judiciais t€ém solicitado medicamentos que
fazem partem das listas oficiais de distribuig¢do publica no SUS indicando deficiéncia no acesso
da populacao a esses medicamentos e também sugerindo falha na disponibilidade desses

medicamentos nas unidades de saude.(45)
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2.14 Judicializaciao da Saude

Segundo o Juiz Federal Roger Raupp Rios, as demandas judiciais para o fornecimento de
medicamentos pelo SUS, tém aumentado nos tltimos anos.(47)

Estas demandas judiciais por medicamentos podem ser um reflexo da dificuldade de acesso aos
servicos de saude, aos vazios e desatualizacao das agdes assistenciais.(48)

Este fendmeno multidimensional, surgiu no inicio da década de 1990, com os portadores
do virus HIV, e que vem se fortalecendo a partir de entdo. Tal situagdo tem provocado
discussdes entre juristas, politicos, profissionais e gestores da saude. Esse fendmeno vem sendo
chamado de judicializacdo da saude, que consiste na reclamagao por bens e servigos de satde na
justica, por cidaddos brasileiros. Um dos principais produtos de satde reivindicados nos
tribunais sdo os medicamentos

Nao ¢ caso isolado do Brasil. Ag¢des judiciais em paises como Peru, Argentina,
Venezuela e Equador também tém levado os tribunais a deferirem a favor das solicitagdes,
garantindo o acesso a medicamentos e a procedimentos terapéuticos, mesmo quando o direito a
saude ndo estd explicito em suas constitui¢des nacionais.

A judicializagdo da saude envolve aspectos politicos, sociais, éticos, juridicos e
sanitarios, por isso sua compreensdo envolve, necessariamente, um olhar multidisciplinar.(45)

Os estudos sobre o fendmeno da judicializagdo da saude no Brasil revelam algumas
deficiéncias e insuficiéncias do sistema de satde e judicial brasileiro. Trabalhos empiricos
apontam, que a demanda judicial brasileira mais recorrente na area da satde ¢ constituida por
pedidos individuais e coletivos de medicamentos. Os pedidos estdo assentados numa prescri¢cao
médica e numa suposta urgéncia de se obter o medicamento. A escolha da via judicial para o
pedido pode se dar pela auséncia ou deficiéncia da prestagao estatal na rede de servigos publicos.
Neste sentido, pode-se entender que a judicializagdo da saude revela problemas de acesso a
saide e isto pode ser considerado como um recurso legitimo eficaz na reducdo do
distanciamento entre o direito vigente e o direito vivido.(41)

No mesmo contexto, a promulgagdo das Leis 8.080 e 8.142, ambas de 1990, que dispde
sobre as condigdes para a promoc¢ao, protecao e recuperagdo da saude, a organizagdo € o
funcionamento dos servigos correspondentes, organizando o SUS, deixou de regulamentar
adequadamente o principio constitucional da "integralidade", conceito basico na constru¢do do
nosso sistema de satide. Este fato deixou aos magistrados a quase exclusiva alternativa de
remissao ao texto constitucional diante das demanda judicias por medicamentos. O fundamento
maior do SUS elencado no artigo 196 da Constituicdo Federal - "a satide ¢ um direito de todos e

um dever do Estado", parece estar a deriva de seu significado genérico e conceitual, mas exposto
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a uma manipulacao de um entendimento adaptavel a cada demanda singular, independente de

racionalidade técnica que a fundamente.(31)

2.15 O Sistema Unico de Satide - SUS

O SUS foi efetivamente implementado nos primeiros anos da década de 90, apos a
promulgacdo das leis federais de saude (8.080 e 8.142, ambas de 1990) e de varias portarias
emitidas pelo MS.(48)

O SUS foi idealizado para garantir a sade a todos, onde suas agdes € servigos seriam
descentralizados, com direcdo Unica em cada esfera do governo, a fim de assegurar politicas,
acdes e programas que atendessem as necessidades das populacdes em condigdes de
desigualdade.(48)

A década de 1990 retratou a passagem de um sistema extremamente centralizado para um
cendrio em que os gestores municipais e estaduais, tornaram-se fundamentais no campo da
saude. A descentralizacdo foi do tipo politico-administrativo, caracterizada ndo s6 pela
transferéncia de servicos, mas principalmente pela transferéncia de poder, responsabilidades e
recursos para os estados e municipios.(48)

A politica de satide do SUS teve de atender as necessidades de cada regido do pais, de
acordo com a incidéncia endémica, permitindo o acesso de qualidade aos usuarios locais, por
exemplo: na regido norte trabalha-se mais o combate da malaria cuja incidéncia ¢ bem mais
acentuada, vacinando a populacdo e tratando os infectados pela enfermidade; no caso da
hanseniase, trabalha-se mais nas regides norte, nordeste e centro-oeste através da forma
educativa de prevengdo a populacdo sobre essa doenga, sua manifestacdo e sintomas, oferecendo
acesso ao tratamento gratuito com o fornecimento de medicamentos; ja no combate e prevengao
a dengue, seu trabalho atua-se em todo o territorio nacional.(48)

Entretanto, com pouco mais de 20 anos, o SUS tem enfrentado dificuldades exigindo do
poder publico grandes investimentos no setor. Uma alternativa encontrada pelo governo federal,
na tentativa de satisfazer as expectativas da sociedade e dos individuos, foi a criacdo do
"Programa Farmacia Popular do Brasil" em 2004. O programa assegura o acesso a
medicamentos essenciais com baixo custo para a populagdo.(48) Ja, no caso da PKU, o
tratamento, através da féormula isenta de Phe inserida na lista do pelo Componente Especializado
de Assisténcia Farmacéutica (CEAF), ¢ distribuida gratuitamente pelas Secretarias Estaduais da

Saude.(31)
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2.16 A PKU no SUS e no Rio Grande do Sul

Com a criagdo do PNTN pelo MS do Brasil em 2001, o tratamento com a férmula isenta
de Phe para PKU passou a integrar a lista do Componente de Medicamentos de Dispensagao
Excepcional (CMDE), atualmente chamado de CEAF e ¢ totalmente financiado pelos Estados.
O RS conta com dois centros de referéncia para acompanhamento dos pacientes com PKU,
Hospital de Clinicas de Porto Alegre (HCPA) e Hospital Materno Infantil Presidente Vargas
(HMIPV). Atualmente, no RS, 142 pacientes com PKU estdo cadastrados no sistema de
administracdo de medicamentos da Secretaria Estadual da Sauide do RS (AME) para o
fornecimento da formula metabdlica. Segundo informagdes obtidas da SES -RS referentes ao
més setembro de 2013, sdo utilizadas mensalmente cerca 540 latas de formula isenta de Phe, que
representam um custo aproximado de R$ 650.000,00/ano para o Estado.

O Centro de Referéncia do HCPA conta com uma equipe multidisciplinar, criada em
Julho/2007, composta por médicos geneticistas, residentes, nutricionistas, estagiarios,
enfermeira, psicologa, farmacéutica e assistente social, que faz reunides semanais para discussao
dos casos a serem atendidos no ambulatério. Quinzenalmente € feita uma reunido com familiares
e pacientes, em dia de consulta, a fim de reforcar o processo de aprendizado sobre a doenga, a
importancia da adesdo ao tratamento, e de possibilitar a troca de experiéncias entre familias e
equipe. Trimestralmente, também ¢ feita pratica dietética ou cozinha experimental, contando
com a participagao dos pacientes e familiares na elaboracao de receitas e cardapios especificos
para PKU. No periodo anterior a criagdo do Centro, os pacientes com PKU do Servigo de
Genética Médica (SGM)/HCPA eram atendidos em ambulatorio especifico que contava com a
participagdo de médico geneticista, nutricionista e residente, porém sem a infraestrutura

necessaria para as atividades de troca de experiéncia entre as familias.
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3. JUSTIFICATIVA

O Brasil ¢ um, de pelo menos 115 paises, que reconhece o direito constitucional a saude.
Porém, nos ultimos anos, as demandas judiciais para a obten¢do de tratamentos para saude no
ambito do SUS tém aumentado consideravelmente, especialmente no RS onde, segundo o TJRS,
jé& concentra quase a metade de todas as demandas judiciais desta area no pais.(49) A PKU ¢ a
representante mais prevalente do grupo dos EIM que afetam criancas e adolescentes. O presente
estudo toma como modelo esta doenca genética que, no RS, conta com equipes
multidisciplinares atuantes nos dois servigos de referéncia estaduais que acompanham esses
pacientes. Através de relatos prévios a realizagdo do estudo, as equipes perceberam que os
pacientes estavam encontrando dificuldades de acesso ao tratamento da PKU, fato considerado
inesperado haja vista todas as politicas publicas existentes na area (incluindo o Programa
Nacional de Triagem Neonatal e a inclusdao da formula metabdlica na lista de Componentes
Especializados de Assisténcia Farmacéutica do SUS). Considerando que o tratamento da PKU ¢
para toda vida e que a falta de acesso a mesma implica em risco de desenvolvimento de retardo
mental - ou de outras complicagdes neurologicas - torna-se fundamental comprovar se a
dificuldade de acesso realmente existe, e, caso positivo, o papel da judicializacdo na garantia de

tal acesso.



31
4. OBJETIVOS

4.1 Objetivo Principal

Caracterizar o uso da via judicial para a obtencao do tratamento da Fenilcetontria (PKU)

no Rio Grande do Sul (RS)

4.2 Objetivos Secundarios

4.2.1 - Estimar a existéncia de dificuldade de acesso ao tratamento da PKU no RS por meio
do niimero de ag¢des ajuizadas solicitando alguma das formas de tratamento da PKU.

4.2.2 - Verificar o tipo de tratamento da PKU que apresenta maior frequéncia de busca por
meio da via judicial.

4.2.3 - Identificar as razdes que levam os pacientes com PKU no RS a escolher a via judicial
para o acesso ao seu tratamento.

4.2.4 - Caracterizar o nivel socioecondmico dos demandantes, a fim de averiguar a
plausibilidade da tese da judicializagdo das elites.

4.3.5 - Detalhar as justificativas médicas para a prescri¢do do tratamento da PKU.

4.3.6 - Caracterizar o embasamento das decisdes judiciais.
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ABSTRACT
The judicialization of health for obtaining medicines, including those which are on the lists or
clinical guidelines developed by the public health system, is considered common in Brazil.
Treatment of Phenylketonuria (PKU), a genetic disease detected by the Brazilian National
Neonatal Screening Program (Programa Nacional de Triagem Neonatal, PNTN), includes the
use of a Phenylalanine (Phe)-free formula (metabolic formula), which should be provided at no
cost by the Brazilian public Unified Health System (Sistema Unico de Satde, SUS). The use of
the formula allows that patients with PKU maintain plasma Phe in levels considered acceptable
and which are associated with the prevention of the development of mental retardation. There
are no studies on the use of judicial means for access to treatment of PKU in this country.
Objective: To characterize the use of the judicial means to obtain treatment for PKU in the State
of Rio Grande do Sul (RS), Brazil. Methodology: A retrospective, observational study, based on
analysis of judicial lawsuits. To be included in the study, the lawsuits must have initiated
between 2001 and 2010, having as beneficiaries individuals with PKU requesting some form of
treatment for this disease. Data corresponding to the period between filing the lawsuit and court
ruling were analyzed. Results: During the period analyzed, 20 cases that met the inclusion
criteria, were filed, a percentage corresponding to 16.8% of the patients with PKU in RS, but
only 19 of these were fully obtained for analysis. Among these, only two were aimed at
obtaining therapies different from the metabolic formula. In 17/17 cases it was reported that
there had been prior request of the treatment granted by the Department of Health of the State of
RS. Figured as defendants the State of RS (n=19), the Union (n=1), and municipalities (n=4). In
all cases applications for advance relief were granted. Court ruling occurred in 18/19 cases,
obliging that the defendants provide the required inputs. Data indicate the violation of the right
to health and the interruption of treatment supplied by the State as the main reasons for the use
of the judicial process. Discussion/Conclusions: Our data suggest that patients with PKU face
difficulties in accessing their treatment in RS, Brazil. Contrary to what happens with other
genetic diseases, in this case the search for judicial means to obtain a product that is already
included in the national pharmaceutical assistance policy, a finding that suggests that

management failures are one of the factors triggering judicialization in the country .



INTRODUCTION ¥

Brazil has a Unified public Health System (Sistema Unico de Satde, SUS) that is
universal and free, and attends the Brazilian population. The SUS program of pharmaceutical
care provides that a certain group of medications (medications that are "listed") is made
available by the government for free. More than 500 drugs and inputs are currently listed,
including those considered essential by the WHO (e.g. furosemide and prednisone), the strategic
ones (e.g. thalidomide and zidovudine), the specialized (such as olanzapine and infliximab), as
well as inputs and medicines for hospital use. (1) However, a frequent phenomenon in Brazil are
the lawsuits to obtain the drugs. (2) In the case of the so-called "rare diseases", such lawsuits,
according to the literature, relate mainly to new technologies. (3-6)

This article uses as a study model the rare genetic disorder phenylketonuria (PKU),
which has an incidence of 1:12,000-16,000 in southern Brazil. (7, 8) PKU is caused by deficient
activity of the hepatic enzyme phenylalanine hydroxylase (PAH), which catalyzes the
conversion of the amino acid phenylalanine (Phe) into tyrosine that has an important role in the
production of the neurotransmitters dopamine and norepinephrine (9). As a result, untreated
patients have elevated plasma concentrations of Phe, which are toxic to the central nervous
system and can cause, among others, mental retardation and seizures. (10) PKU was the first
inborn error of metabolism treated successfully in Bickel's pioneer study in 1953. (11) The
treatment of PKU includes administration, throughout the patient's lifetime, of specific metabolic
formulas, free of Phe, but rich in essential amino acids, and the ingestion of a diet with low
levels of Phe, both on an individual basis, adjusted according to individual tolerance of each
patient and the targeted levels of Phe for each age group . In Brazil, metabolic formulas for PKU
are part of the list of drugs included in the Specialized Pharmaceutical Program (Componente
Especializado de Assisténcia Farmacéutica, CEAF) and are provided free of charge by following
the criteria established by the Brazilian Clinical Protocol and Therapeutic Guidelines for PKU
(CPTG). (8) Other treatment strategies that can be used to control levels of Phe are the use of
special foods (for example, dough made from flour which contains a low amount of Phe), use of
branched long-chain amino acids (which compete with Phe, preventing its absorption and entry
into the CNS ) and BH4, a cofactor of the enzyme; (12-15) however, SUS does not cover the
supply of any of these other strategies. The diagnosis of PKU is done by measuring the
concentration of Phe in biological material (total blood or dried blood spot sample), ideally
through Neonatal Screening because early treatment, performed regularly without interruptions,
prevents the development of mental retardation and other neurological complications. (16, 17) In
relation to PKU, studies reporting the occurrence of court orders for access to the various

treatment strategies available do not exist in Brazil. Our hypothesis is that there is difficulty in
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accessing these treatments in the country due to some fault in the execution of the existing

public policies.

METHODS

This is a retrospective observational study approved by the local Research Ethics
Committees, aimed to characterize the use of the courts to obtain treatment for PKU in the State
of Rio Grande do Sul (RS), Brazil. To do so, we identified and analyzed the lawsuits filed
between 2001 and 2010, in which the beneficiaries were patients with PKU who sought some
form of treatment for this disease. The period 2001 to 2010 was chosen as an attempt to
standardize the data, since, in 2001, the Brazilian National Neonatal Screening Program was
established, which includes the diagnosis of PKU, and in 2002, the first CTPG for this disease
was published (18), and was updated in 2010. (8) For each lawsuit identified, variables of the
period corresponding to filing the lawsuit and court ruling were analyzed.

RS, the southernmost State in Brazil, has 11,164,043 inhabitants, a birth rate of 11.6 per
thousand inhabitants, and GDP per capita of R$ 23,606.00. (19) At the beginning of the data
collection (2011), there were 119 known PKU patients in the State, 62 were treated at Hospital
de Clinicas de Porto Alegre (HCPA) and 57 in Hospital Materno-Infantil Presidente Vargas
(HMIPV), public hospitals in the capital city of Porto Alegre. Among these patients, 114 had
indication for the use of the Phe-free formula (e.g., they had Phe levels at diagnosis > 6mg/dL;
patients who have Phe levels at diagnosis between 2 and 6 mg/dL have hyperphenylalaninemia
but do not require treatment), being that 20/114 (17.5%) had access to the formula by means of
judicial litigation. In RS, a patient diagnosed with PKU, to administratively request treatment,
must go to the Municipal Health Department of the city with the prescription. This request is
technically evaluated by a healthcare professional designated by the State and, when appropriate,
the procedure is authorized for subsequent dispensation. Upon receiving the approval, the
medication is dispensed to the patient usually on a monthly basis, within the municipality, and
the request must, therefore, be reevaluated on a quarterly basis.

The initial data about the 20 lawsuits (including lawsuit number, procedural framework,
etc.) were obtained from electronic databases consulting the State Justice and Federal Justice.
(28, 29) After this step, authors got in touch by email/telephone/in person with registrars of the
counties involved and also the subsections of the Brazilian Bar Association (Ordem dos
Advogados do Brasil, OAB) in each municipality, and requested whole copies of the legal
proceedings. With this strategy, copies of 11 cases were obtained. The remaining nine cases
were not obtained due to the refusal or delay in meeting the requests for copies by notaries of the

counties (n=3) or because of the process involved children or adolescents (n=6). An official
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letter was then delivered to the Internal Affairs of the Court of Justice of RS requesting access

to such legal cases for research purposes, a strategy that resulted in obtaining copies of 8§ more
lawsuits (one case requisition was overruled). Thus, the study sample includes 19 cases, all
updated until the end of 2011.

Two specific forms had been prepared by the authors to collect data from the review of
the proceedings and are available for examination upon request to the authors. The process of
creating the forms was described by Leivas and Schwartz, 2012. (20)

Form 1, was more extensive, including information about the processing of lawsuits and
on the arguments of the lawyers or plaintiffs for the benefit of the filing, defense, injunctions,
block on government accounts, judgments, and appeals. The arguments were classified into
legal, empirical (medical/of research/economic), and related to administrative problems. For
example, legal arguments included reference to children's rights and rights to health; medical
arguments, included references on evidence-based medicine (scientific papers, clinical reports,
and clinical Guidelines related to PKU); economic arguments included the mention of the
aspects of cost-effectiveness, scarce resources, lack of budget estimate, and impact on the public
budget; and arguments related to administrative problems included references to difficulties that
the State of RS faces in stock control of the PKU metabolic formula and difficulties with
procurement processes.

The second form allowed examining questions about the plaintiffs and defendants such
as: profile of the beneficiary of the lawsuit, source of prescription and its justifications, type and
form of request for the drug. The prescriptions were considered adequate when they were in
agreement with the CPTG for PKU published in 2002 (18). In order to correctly evaluate the
prescriptions, the knowledge of the age and weight of the patients and their current plasma Phe
concentrations was necessary.

Data collection was done by two law professionals (Forms 1 and 2) and by a health
professional (Form 2), who subsequently met to reach a consensus instrument for each lawsuit,
and whose data were entered into a database and analyzed in relation to the means and
frequencies. The variables in which information was available, at least 70% of the sample, were

analyzed.

RESULTS

Considering the 19 lawsuits included in the study, the average number of days which
elapsed between the date of onset until 12/31/2011 was 2,117 days (about 6 years), and the first
lawsuit was proposed on 01/05/2001 and the last on 08/20/2010. The average number of days
that elapsed between the date of filing and ruling of the lawsuit was 648 days (about 1 year and a
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half). In 17 cases there was description of prior administrative approval of request for PKU

treatment, in two other cases this information was not available. All cases analyzed showed
documentation confirming the disease (prescriptions, medical reports or statements).

Table 1 contains data on the profile of the beneficiaries of the lawsuits and the
defendants, as well as on the claims made in the initial petitions. The data on the requirements
are shown in Table 2. According to medical reports attached to the lawsuits, the most common
justification for medical prescription was the risk of developing neurological problems
associated with the non-treatment of PKU.

Figure 1 details the reasons most frequently alleged by the plaintiffs in the initial
application.

Table 3 shows that all requests for advance relief were granted. Regarding the way in
which orders were fulfilled, in all cases the judge determined that the defendant acquired the
necessary inputs for the treatment of the applicants, and in one lawsuit the defendant could also
provide cash value of treatment to the applicant for the purchase of the inputs. The data in Table
4, detail the grounds of ruling of the lawsuits.

There was contesting in 18/19 lawsuits, being 15/18 only by the State of RS, 2/18 by the
State of RS and municipality, and 1/18 by the Union and State.

In relation to the arguments used by the defense, in 12/18 cases the defendant used
approaches related to the medical aspects, the most common being: discussion on the request for
replacement of the formula provided in concentrations different from those administratively
deferred (n= 6/12), the need of presentation of medical reports stating the patient requires
treatment (n=1/12), claim that the treatment does not appear in the SUS list of free supplies
(claim filed prior to CTPG 2002) (n=1/12), and no updated reports (n=8/12). In 5 cases (n=5/18),
the defendants argued economic aspects such as lack of budgetary provision for the acquisition
of required treatment and also scarce resources (n=1/5), impact on the public budget (n=2/5),
impact on the public budget, scarce resources, and the principle of reserve for contingencies
(n=1/5), and in one case (n=1/5) claimed scarce resources to comply with the decision. In 3/18
cases defendants cited administrative problems related to difficulties with stock control and
delay in procurement processes as reasons for the non-availability of the formula. As for the data
of the legal and constitutional aspects extracted from the disputes (Figure 2), the most frequent
discussions and complaints were regarding: the fundamental right to health (n=6/10), the
principle of reserve for contingencies (n=4/10), and the illegitimacy of the public prosecutors for
filing the lawsuit (n=4/10).

In 13 cases (n=13/19) the bank accounts of the State of RS were blocked. The total sum
of these blockings was R$ 228,112.39 (range= R$ 1,831.32 to R$ 52,313.38). On average 2
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account blockings occurred in each process of which 7 cases had 2 blockings and account

values of one process were blocked 6 times.

DISCUSSION

Despite the large number of policies and public lawsuits of existing pharmaceutical
assistance programs in Brazil, the drug supply in SUS through the use of the courts has provoked
discussions towards carrying out the Right to Health. This is a phenomenon in the Brazilian
scenario, where lawsuits for access to medicines in SUS are brought before the Federal court and
State Courts, becoming a faster and more effective alternative for both access to new
technologies in health and access to medicines supplied free of charge by the SUS. (21-23)

According to previous research conducted by our group, and taking as model the genetic
diseases Mucopolysaccharidoses and Fabry Disease, the main cause for judicialization in the
field of rare diseases in Brazil is the search for access to technologies not yet incorporated into
SUS. (4-6)

In the cases studied, most recipients previously requested and were granted with the
treatment by extra-judicial form (administrative means), in compliance with the criteria
established by CPTG for PKU. (8) A priori, resort to the judiciary to get access to the PKU
formula seems to be contradictory, but the data we obtained indicate that the interruption in the
supply of the formula, the violation of the fundamental right to health and the economic
conditions of the families for the purchase of treatments are the key factors that led PKU patients
in RS to join the pursuit of justice for access to treatment of their disease.

Analysis of the settings of the defendants in the lawsuits revealed that the State of RS
figured as defendant in all lawsuits assessed. This fact was already expected by the authors,
since the patients had previously been granted access by administrative lawsuits through SUS.

The small quantity of information contained in the lawsuits did not allow us to deeply
characterize the profile of the beneficiaries of the lawsuits. Unfortunately, data on income,
occupation, and education are available only in few cases. Other data indicated that the sample
studied belongs mostly to the pediatric age group. The prevalence of male subjects must have
been by chance as it is an autosomal recessive disease and prevalence between different genders
is not expected.

Recently, empirical studies about the judicialization of health has sought to characterize
the argument that the judicialization of health is taken up by economic elites which goes against
the constitutional principles of SUS, such as equity. The upholding of this complex theory
depends on specific methodology that is able to obtain evidence contributing to the

characterization of the problem, which till now is still insufficient. (24) In our study, there are
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several indications that contradict the thesis of the elites. The study characterized the Public

Defender (PD) and the Public Ministry (PM) as the main agents, proponents of the lawsuits.
Moreover, few lawsuits have been proposed by private lawyers. Data such as family income and
occupation were not available in statistically significant quantities in the lawsuits analyzed that
could guide the team to a proper interpretation. All prescriptions originated in public university
hospitals, which is also not a good indicator of social class, as these sites house referral services
in customer service, research, and technology in the field of genetics, as well as equitable and
universal access to the SUS. So it is not possible to say whether the judicialization of PKU in RS
is taken on by economic elites or has correlation with socio-economic level.

The request of the formula for PKU was made in almost all lawsuits, being that in one
case there was no request for the formula but for special foods. The judicial application of
special foods for the treatment of PKU may be related to the fact that patients or their families do
not have sufficient income or access to special foods that, in the case of PKU, are imported and
expensive. However, cultural issues and the difficulty of families to live daily with a chronic
disease that may not be socially acceptable, might be associated with poor adherence to a diet
based on these special foods, prioritizing the use of judicial means to obtain the metabolic
formula. In general, patients seek the courts requesting medicines, but we should remember that,
for the treatment of PKU, as important as the access to the PKU formula, is the access to a diet
with controlled plasma Phe levels and a combined administration of these forms of treatment
make it possible that the PKU patient, reaches acceptable Phe concentrations.

As to prescriptions, most beneficiaries of the lawsuits already had prior administrative
application accepted by the State Department of Health (SES-RS) to receive the metabolic
formula suggesting the existence of a proper prescription for each patient. However, according
to the study methodology, analysis of data on the prescription for PKU metabolic formula did
not allow us to affirm, in most cases studied, if the quantity requested or the prescription of the
metabolic formula were appropriate. The information on the concentrations of Phe in relation to
the moment of diagnosis and currently, and data on the patient's weight, which are needed to
calculate the dose to be administered, as well as the definition of the type of formula being
prescribed were usually missing.

The presence of the Public Prosecutor as procedural substitute of the beneficiary was
being challenged by the defendants generating extensive discussions about the legitimacy of the
prosecution in litigating through civil lawsuits of individual interests. The role of the Public
Prosecutor to take upon himself the role of guarantor of the unavailable individual interests
related to health issues, as well as protection of the Statute for Children and Adolescents, which

is pacified in jurisprudence of the Supreme Court. (STJ) (24)
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As expected, the most frequent “economic” arguments of the defense were related to

the lack of provision in the budget for the implementation of judicial decisions, the impact of
these decisions on the public budget, and the violation of constitutional principles such as the
principle of reserve for contingencies. The right to health was also discussed in the arguments of
the dissent, but only for the recognition, by the State, of its responsibility to provide adequate
pharmaceutical services to citizens. In some lawsuits, the State of RS admitted its own
management problems and difficulties in controlling the stocks of PKU formula due to delay in
procurement processes. These facts strongly indicate a possible reason for the interruption in the
supply of the PKU formula by the State of RS, motivating these adversely affected patients to
seek by means of court access to the formula.

Another fact that deserves attention is related to medical and research arguments
presented by the State in legal defenses. In defense strategies, the State aimed in the discussion
of applications for replacement of treatment with PKU formula at concentrations diverse from
those deferred administratively by the State of RS, requesting that the patient presented evidence
proving the need of treatment through reports; requested updated reports and also claimed that
the drug was not included in any list of mandatory provision by the State. Importantly, the
beneficiaries of the lawsuits already had administrative procedures previously approved and, as
stated earlier, the treatment of PKU is lifelong through a specific metabolic formula, which in
Brazil is part of CEAF and is freely distributed by the State of RS according to the criteria of
CPTG in SUS. The State demonstrated lack of technical knowledge about PKU and its own
policies, perhaps because of miscommunication between the various sectors involved.

The analysis of advance relief is of utmost importance for understanding the
phenomenon of judicialization of medicines in Brazil. In the cases examined, all beneficiaries
had their applications for advance relief granted. As a general rule, the granting of injunctions
was based on the facts alleged in the medical reports and the precepts of the right to health. No
injunction mentioned the presence of CPTG for PKU, highlighting the findings in other studies
on judicialization of health, where judges have given favorable ruling in the supply of medicines
without compliance to actual SUS policies in pharmaceutical care. (26)

It is also important to realize that granting the injunctions requires that the State of RS
provides the PKU formula in the form requested in the initial petitions made by the beneficiaries,
i.e., the quantities and type of formula prescribed and requested. Failure to observe these
decisions generated determinations of blocking values in the accounts of RS. In analysis, the
authors identified, within the time frame of the study, the blocking of accounts deferred in most
cases. On one hand, decisions of blocking values in government accounts assure immediate

compliance of judicial orders for applicants, but these same decisions may represent a negative
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effect on the performance of the State, since it precludes that the State of RS exercises its

flexibility on negotiating or power of bargaining through procurement processes that meet
budget planning. This may expose the health care system to a rise in costs for emergency
purchases without procurement processes. (5, 27)

At the end of the analysis, almost all the lawsuits had been ruled with upheld decisions,
confirming access to the formula and guarantee of the individual right to health of each applicant
previously signaled by the granting of injunctions. The aspects that underlie the rulings also
followed the injunctions, i.e., approaches were made for the medical reports and the right to

health.

CONCLUSIONS

The judicialization of medicines in Brazil is a frequent phenomenon that deserves
attention of the authorities. The use of the judicial process seems to offer safety to patients,
ensuring access to treatment claimed by decisions that may end up forcing health systems to
shoulder the high costs of emergency purchases.

In the case of judicialization of PKU in RS, our data revealed that the interruption in the
supply of the formula for PKU is the main cause of judicialization, suggesting problems in the
management of pharmaceutical services in the State, and that the right to health is the main legal
foundation for favorable granting to the patient/plaintiff decisions. Regarding rare diseases,
therefore, not always is the request for access to non-incorporated technologies in SUS the

leading cause of judicialization.
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Table 1: Access to treatment of Phenylketonuria by judicial means in Rio Grande do Sul, Brazil:
characterization of the sample (n = 19 lawsuits)

Variables n

Data about patients

Gender (M:F) 12:7
Age

0 — 2 years 4

3 —11 years 12

12 — 18 years 1

> 19 years 1

NI 1

Data about the lawsuits

Defendant

State of Rio Grande do Sul 14

State of Rio Grande do Sul + Municipality 4
Union + State of Rio Grande do Sul 1
Author/Plaintiff

Public Defender 8(42.1)
Public Ministry 7 (36.8)
Private Attorney 4 (21.1)
Request for Phenylketonuria formula

Yes 18 (94.7)
No* 1(5.3)
Request for special foods and/or drugs

Yes** 2 (10.5)
No 17 (89.5)

*Request only for special foods for PKU;

**One patient requested metabolic formula and anticonvulsant

medication. The other patient requested milk formula for the first year of life and PKU formula.

NI: information not included in the process
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Table 2: Access to treatment of Phenylketonuria by judicial means in Rio Grande do Sul, Brazil: summary
of clinical information available in lawsuits (n=19 cases)

Variables n
Medical prescription attached to the lawsuit 18/19
Medical report attached to the lawsuit 14/19

Treatment prescribed

Formula for Phenylketonuria 17/18
Special foods* 1/18
Others** 4/18

Patient's weight informed in lawsuit

Yes 3/19
No 16/19

Adequate medical prescription

Yes 3/18
Not possible to affirm 15/18

* pasta and flour with low concentrations of Phenylalanine; ** 3 lawsuits with prescription of milk formula for
first year of life and the formula for Phenylketonuria; 1 lawsuit with prescribed anticonvulsant medication and
formula for Phenylketonuria.



Table 3: Access to treatment of phenylketonuria by judicial means in Rio Grande do Sul, Brazil: data on

early relief (n =19)
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Variables n
Way to comply with the decision set by Judge
Obligation to provide drugs 18
Obligation to provide the medication and/or provide financial resources for the 1
patient to buy the treatment
Periodicity of provision of the formula set by the judge
Monthly (amount for the month) 18
Semesterly (amount for the semester) 1
Arguments used in ruling*:
Related to medical aspects and to research
Existence of medical reports 12
Existence of evidence** 7
Risk of death/serious harm to life associated to non-treatment 1
Risk of developing mental retardation associated with non-treatment 1
Related to legal and constitutional aspects
Violation of the right to health 12
Violation of children's rights 6
Violation of the principle of human dignity 1
Violation of the principle of priority 1
Related to economical aspects™** 0
Related to administrative problems™**** 0

* more than one argument may have been cited in the ruling; **references to scientific articles, medical reports
and clinical protocols related to Phenylketonuria were considered as evidence; *** references to cost-
effectiveness of treatment requested, of scarce resources for the acquisition of inputs, lack of budgetary provision
for the purchase of inputs for treatment and the impact on the public budget were considered as economic
aspects; **** references to difficulties that the State of RS faces in stock control of the metabolic formula for
Phenylketonuria and difficulties with procurement processes were considered aspects of management.
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Table 4: Access to treatment of Phenylketonuria by judicial means in Rio Grande do Sul, Brazil: Data on
the ruling (n=18)

Variable n

Time elapsed between filing the lawsuit and the ruling

< 6 months 5
6 months to 1 year 3
1 to 2 years 6
>2 years 4
Ruling
Upheld* 17
Partially upheld** 1
Denied* 1
Arguments used in the ruling***
Related to medical aspects and to research
Existence of medical reports 13
Existence of evidence” 9
Existence of medicine/substitute treatment 1
Related to legal and constitutional aspects
Violation of the right to health 15
Violation of children's rights 6
Violation of the principle of human dignity 4
Reserve for contingencies/Principle of proportionality 1
Discretion of the public administration/Principle of separation of 1
powers
Violation of the principle of equality 1
Illegitimacy 1
Others™ 3
Related to administrative problems™*” 0

* in a lawsuit the ruling was upheld against the State of RS and dismissed against the County, withdrawing it from the
responsibility of providing the metabolic formula of Phenylketonuria; ** in this case the ruling determined the supply of 3
cans of metabolic formula for Phenylketonuria and the request was for 4 cans; *** more than one argument may have been
cited in the ruling; # references to scientific articles, medical reports, and clinical guidelines related to Phenylketonuria were
considered as evidence; # # a lawsuit discussed the legitimacy of prosecutors to plead individual rights, the other addressed
the absence of weathered claim by the State of RS, and the third discussed the right to life. # # # aspects of management,
stock control difficulties of the metabolic formula for Phenylketonuria that the State of RS faces, and difficulties with
procurement processes were considered.
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Figure 1: Access to treatment of Phenylketonuria by judicial means in Rio Grande do Sul, Brazil: Legal

Basis for the Initial Petition

* Medical and research aspects, economic, legal, and constitutional issues that figured most frequently during

the analysis of the initial petitions are present in the arguments;

** State Department of Health of Rio Grande do Sul, Brazil (Secretaria Estadual de Satde, SES-RS).
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Figure 2: Access to treatment of Phenylketonuria by judicial means in Rio Grande do Sul, Brazil: Pleas of

the Defense - legal and constitutional aspects
* claims absence of procedural interest on the part of the plaintiff.
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7. CONCLUSOES

OBJETIVO ESPECIFICO 1 — Estimar a existéncia de dificuldade de acesso ao tratamento da
PKU no RS por meio do numero de agdes ajuizadas solicitando alguma das formas de
tratamento da PKU.

Conclusdes: As andlises mostraram que 20 pacientes ou aproximadamente 18% do total
de pacientes em tratamento com a férmula metabolica no RS, utilizaram a via judicial para que o
fornecimento da féormula metabodlica fosse restabelecido, sugerindo a existéncia de problemas
relacionados a gestdo da SES — RS e que podem estar contribuindo para as dificuldades de

acesso ao tratamento da PKU.

OBJETIVO ESPECIFICO 2 - Verificar o tipo de tratamento da PKU que apresenta maior
frequencia de busca por meio da via judicial.
Conclusdes: A féormula metabdlica foi o tratamento solicitado com maior frequéncia nos

processos analisados.

OBJETIVO ESPECIFICO 3 — Identificar as razdes que levam os pacientes com PKU no RS a
escolher a via judicial para o acesso ao seu tratamento.

Conclusdes: As analises feitas pela nossa equipe identificou que o principal fator
motivador para a judicializagdo da PKU no RS foi a interrup¢do do fornecimento da formula

metabolica pela SES — RS, violando o direito a saude.

OBJETIVO ESPECIFICO 4 — Caracterizar o nivel socioecondmico dos demandantes, a fim de
averiguar a plausibilidade da tese da judicializagao das elites.

Conclusoes: Nao foi possivel caracterizar o nivel socioecondmico dos demandantes, pois
dados como renda familiar, profissdo entre outros, ndo estavam disponiveis nos processos em
quantidades estatisticamente relevantes. Portanto, ndo se pode afirmar que a judicializagdo no

RS ocorra pelas elites.

OBJETIVO ESPECIFICO 5 — Detalhar as justificativas médicas para a prescri¢io do
tratamento da PKU.

Conclusdes: As justificativas médicas mais frequentes para a prescricdo da férmula
metabolica foram o risco de desenvolvimento de retardo mental no paciente, risco de

convulsoes, hiperatividade, irritabilidade e agitagao.
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OBJETIVO ESPECIFICO 6 — Caracterizar o embasamento das decisdes judiciais.

Conclusoes: As fundamentagdes das decisdes judiciais mais frequentes foram sobre
aspectos médicos, legais ou constitucionais, sendo que os laudos médicos ¢ a violagao do direito
a satde representaram os principais embasamentos das decisdes. Algumas decisdes embasaram-
se também no Estatuto da Crianga e do Adolescente (ECA), além ¢ claro, dos aspectos médicos,

legais ou constitucionais.

8. CONSIDERACOES FINAIS E PERSPECTIVAS

Baseado na analise de processos judiciais de individuos com PKU, o estudo mostrou,
durante a fase de obtencdo das copias dos processos, uma falta de adogdo de critérios e
procedimentos administrativos por parte dos cartorios dos tribunais em relacdo ao atendimento
dos pedidos de extragdo de copia dos processos, ainda que a finalidade seja para fins cientificos
e devidamente aprovado por comités de ética de instituicdes de ensino e de pesquisa. Muito
embora a equipe ndo figure em nenhum dos polos dos processos, a informatizacdo dos tribunais
torna publico suas decisdes permitindo o monitoramento dos atos judiciais ao longo do tempo
como uma espécie de prestacao a sociedade. Apesar disso, a equipe se deparou com algumas
limitagdes que exigiram esforcos adicionais para que o acesso as amostras necessarias para a
realizacdo do estudo ndo acabassem comprometidas.

O fornecimento das copias dos processos incluidos no presente estudo dependeram de
estratégias diversas, como um oficio ao Corregedor do Tribunal de Justica do RS e um
expediente administrativo do mesmo Tribunal autorizando o acesso aos processos utilizados pela
equipe e, que mesmo assim, parecem depender de critérios e decisdes particulares dos juizes ou
chefes de cartorio.

Foram caracterizados os principais aspectos e argumentos médicos, econdomicos, legais e
constitucionais das agdes revelando os motivos pelos quais os pacientes com PKU no RS
utilizaram a via judicial para o acesso a formula metabdlica. O resultados mostram que a
violacdo ao direito a saude através da interrupcao do fornecimento da férmula metabolica pela
SES-RS sao os fatores responsaveis pela judicializagdo da PKU no RS. Conclui-se que, embora
parega inexpressivo, a amostra analisada neste estudo representa aproximadamente 18%
(20/114) do total de pacientes em tratamento com féormula metabolica no RS em 2011 quando
nossa equipe iniciou a coleta de dados. Assim, o uso da via judicial para a obtencdo do

tratamento da PKU por estes pacientes, sugere que as dificuldades que estes pacientes tem
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encontrado no acesso a formula metabdlica tem contribuido para o aumento da judicializagdo

da satde no RS.

Em ultima andlise, espera-se que a caracterizagdo e a avaliagdo do impacto da
“judicializagdo da saude”, sob a perspectiva dos varios atores envolvidos, possa colaborar para a
implementagdo de uma melhor assisténcia farmacéutica aos pacientes com PKU no RS,
refor¢cando o papel dos Centros de Referéncia e diminuindo a demanda por agdes judiciais. As
conclusdes obtidas no presente estudo, na opinido dos autores, poderdo ser generalizadas para
muitas outras doencas, especialmente para aquelas que possuem seus medicamentos inseridos
em listas governamentais, mas que, ainda assim, permanecem associadas a uma demanda

judicial alta.
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RESUMO

A judicializagdo da satide para obtencdo de medicamentos, incluindo os que fazem parte das
listas ou protocolos clinicos criados pelo sistema publico de saude, ¢ considerada frequente no
Brasil. O tratamento da Fenilcetonuria (PKU), doenca genética detectada pelo Programa
Nacional de Triagem Neonatal (PNTN), inclui o uso de formula metabolica isenta de
Fenilalanina (Phe), a qual deve ser fornecida gratuitamente pelo Sistema Unico de Saude (SUS).
O uso da formula metabdlica permite que os pacientes com PKU mantenham a concentragao
sérica de Phe em niveis considerados aceitaveis € que se associam a prevencao do
desenvolvimento de retardo mental. Nao existem estudos sobre o uso da via judicial para o
acesso ao tratamento da PKU no Brail. Objetivo Geral: caracterizar o uso da via judicial para a
obtencdo do tratamento para PKU no Estado do Rio Grande do Sul (RS), Brasil Metodologia:
estudo observacional e retrospectivo, baseado na andlise de processos judiciais. Para serem
incluidos no estudo, os processos deveriam ter sido iniciados entre 2001 e 2010, terem como
beneficidrios individuos com PKU e solicitarem alguma forma de tratamento para essa doenca.
Foram analisados os dados correspondentes ao periodo compreendido entre a propositura da
acdo e a sentenca. Resultados: no periodo analisado, foram ajuizados 20 processos que
preenchiam os critérios de inclusdo, correspondentes a 16,8% dos pacientes com PKU mas
somente 19 foram obtidos na integra para andlise. Entre esses, apenas dois visavam a obtencdo
de terapias diferentes da formula metabdlica. Em 17/17 processos havia relato de solicitagao
prévia de fornecimento do tratamento deferida pela Secretaria de Satde — RS. Figuraram como
réus o estado do RS (n=19), a Unido (n=1) e municipios (n=4). Em todos os processos, houve
pedidos de antecipagdo de tutela deferidos. Sentenga ocorreu em 18/19 dos processos, sendo que
em todas elas foi reconhecida a obrigacdo dos réus fornecerem os insumos solicitados. Os dados
apontam a violagao do direito a saude e a interrup¢ao do fornecimento do tratamento pelo Estado
como as principais razdes para o uso da via judicial. Discussao/Conclusdes: os nossos dados
sugerem que os pacientes com PKU enfrentam dificuldades para o acesso do seu tratamento no
Rio Grande do Sul. Ao contrario do que acontece com outras doencas genéticas, nesse caso a
busca pela via judicial visa a obtengdo de um produto que ja esta incluido na politica de
assisténcia farmacéutica nacional, achado que sugere que falhas de gestdo sdo um dos fatores

desencadeantes da judicializag¢@o no pais.
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INTRODUCAO

O Brasil possui um Sistema Unico de Saude (SUS) que é universal e gratuito, e que
atende a populacdo brasileira. A politica de assisténcia farmacéutica do SUS prevé que
determinado grupo de medicamentos (os medicamentos “listados”) seja fornecido, pelo governo,
de forma gratuita. Atualmente encontram-se listados mais de 500 medicamentos e insumos,
incluindo aqueles considerados essenciais pela Organizagio Mundial da Satde (OMS) (por
exemplo, prednisona e furosemida), os estratégicos (por exemplo, talidomida e zidovudina), os
especializados (como infliximabe e olanzapina) bem como insumos e medicamentos de uso
hospitalar.(1) Apesar disso, um fendmeno frequente no Brasil sdo as agdes judiciais para
obten¢do de medicamentos.(2) No caso das chamadas "doengas raras", essas agdes, de acordo
com a literatura, referem-se principalmente as novas tecnologias. (3-6)

O presente artigo toma como modelo de estudo a doenga genética rara Fenilcetonuria
(PKU), que apresenta uma incidéncia de 1:12000-16.000 no sul do Brasil.(7, 8) A PKU ¢
causada pela atividade deficiente da enzima hepatica fenilalanina hidroxilase (PAH), que catalisa
a conversao do aminoacido fenilalanina (Phe) em tirosina, a qual tem papel importante na
producao dos neurotransmissores dopamina e noradrenalina (9). Em consequéncia, os pacientes
ndo tratados apresentam concentracdo sérica elevada de Phe, a qual ¢ toxica para o sistema
nervoso central e pode causar, entre outros, retardo mental e crises convulsivas.(10) A PKU foi o
primeiro erro inato do metabolismo tratado com sucesso, em estudo pioneiro de Bickel, em
1953.(11) O seu tratamento inclui a administragdo, durante todo o periodo de vida do paciente,
de formulas metabolicas especificas, isentas em Phe mas ricas em aminoécidos essenciais, € a
ingestdo de uma dieta com baixos niveis de Phe, ambas de maneira individualizada, ajustadas
conforme a tolerancia individual de cada paciente e os niveis alvo de Phe para cada faixa etéria.
No Brasil, as formulas metabolicas para PKU fazem parte da relacdo de medicamentos do
Componente Especializado de Assisténcia Farmacéutica (CEAF) e sdo fornecidas gratuitamente
seguindo os critérios estabelecidos pelo respectivo Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas
(CTPG).(8) Outras estratégias de tratamento que podem ser utilizadas para o controle dos niveis
de Phe sdo a utilizacao de alimentos especiais (por exemplo, massa feita com farinha que contém
baixa quantidade de Phe), o uso de aminoacidos de cadeia longa ramificada (que competem com
a Phe, impedindo a sua absor¢do e a entrada no SNC) e o BH4, cofator da enzima; (12-15)
entretanto, o SUS ndo contempla o fornecimento de qualquer uma dessas outras estratégias. O
diagnostico da PKU ¢ feito por meio da medida da concentragdao de Phe em material biologico
(sangue total ou impregnado em papel-filtro), idealmente por meio da Triagem Neonatal, pois o

tratamento precoce e realizado de forma regular, sem interrupgdes, evita o desenvolvimento de
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retardo mental e de outras complicacdes neuroldgicas. (16, 17) Em relagdo a PKU, nao

existem, no Brasil, estudos que relatem a ocorréncia de pedidos judiciais para acesso as diversas
estratégias terapéuticas disponiveis. Nossa hipotese ¢ a de que existe a dificuldade de acesso a

essas estratégias no pais devido a alguma falha na efetivagao das politicas publicas existentes.

METODOS

Este ¢ um estudo observacional e retrospectivo, aprovado pelos Comités de Etica locais,
e que teve como objetivo caracterizar o uso da via judicial para a obtengdo de tratamento para
PKU no Estado do Rio Grande do Sul (RS), Brasil. Para tanto, foram identificados e analisados
os processos ajuizados entre 2001 e 2010, cujos beneficiarios eram pacientes com PKU e nos
quais era solicitada alguma forma de tratamento para essa doenca. O periodo 2001-2010 foi
escolhido como tentativa de uniformizagdo dos dados, uma vez que, em 2001, foi instituido o
Programa Nacional de Triagem Neonatal, que inclui a pesquisa da PKU, e, em 2002, foi
publicado o primeiro CTPG para essa doenca (18), o qual foi atualizado em 2010. (8) Para cada
processo identificado foram analisadas varidveis relativas ao periodo compreendido entre a sua
propositura e a sentenca.

O RS, estado localizado mais ao sul do Brasil, possui 11.164.043 habitantes, taxa de
natalidade de 11,6 para cada mil habitantes ¢ PIB per capita de RS 23.606,00.(19) No inicio da
coleta de dados (2011), eram conhecidos 119 pacientes com PKU no Estado, sendo que 62 eram
tratados no Hospital de Clinicas de Porto Alegre (HCPA) e 57 no Hospital Materno-Infantil
Presidente Vargas (HMIPV), hospitais publicos localizados na capital (Porto Alegre). Entre
esses pacientes, para 114 havia a indicagdo de uso de formula metabdlica isenta de Phe, sendo
que 20/114 (17,5%) tinham acesso a formula metabdlica por via judicial. No RS, o paciente
diagnosticado com PKU, a fim de solicitar o seu tratamento de forma administrativa, deve
dirigir-se a Secretaria Municipal de Saude da sua cidade com a prescrigdo médica. Essa
solicitagdo ¢ tecnicamente avaliada por um profissional da 4rea da satde designado pelo gestor
estadual e, quando adequada, o procedimento ¢ autorizado para posterior dispensagdo. A partir
do deferimento, o medicamento ¢ dispensado ao paciente usualmente de forma mensal, no seu
municipio, devendo, para tanto, haver reavaliagdo da solicitacdo de forma trimestral.

Os dados iniciais sobre os 20 processos (tais como numero do processo, estado de
movimentagdo, etc.) foram obtidos a partir da consulta aos bancos eletronicos das justicas
estadual e federal. (28, 29) Apds essa etapa foi feito contato, por email/telefone/pessoal, com os
cartorios das comarcas envolvidas e também com as subsegdes da Ordem dos Advogados do

Brasil (OAB) de cada municipio, sendo solicitadas copias dos processos na sua integra. Com
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essa estratégia, foram obtidas copias de 11 processos. Os nove processos restantes nao foram

obtidos devido a negativa ou demora no atendimento das solicitagdes de copias por parte dos
cartorios das comarcas (n=3) ou pelo fato do processo envolver criancas ou adolescentes (n=6).
Foi, entdo, emitido oficio a Corregedoria do Tribunal do Justica — RS solicitando acesso a tais
processos para fins de pesquisa, estratégia que resultou na obtengdo de cdpias de mais 8
processos (o pedido de um caso foi indeferido). Dessa forma, a amostra do presente estudo inclui
19 processos, todos atualizados até o final de 2011. Dois formularios especificos foram
elaborados pela equipe para a coleta dos dados a partir da revisdo dos processos, € estdo
disponiveis para consulta sob solicitacao aos autores. O processo de elaboragdo dos formularios
foi descrito por Leivas e Schwartz, 2012. (20)

O Formulario 1, mais extenso, incluia informag¢des sobre o trAmite dos processos e sobre
os argumentos dos advogados ou demandantes da parte beneficiada para a propositura da agao,
contestacdo, decisdes liminares, bloqueios em contas do governo, sentencas e recursos. Os
argumentos foram classificados em argumentos juridicos, empiricos (médicos/de
pesquisa/econdmicos) e relacionados a gestdo. Por exemplo, foram consideradas como
argumentos juridicos as citagdes ao direito a saude e das criangas; como argumentos médicos, as
citagdes a evidéncias embasadoras do tratamento da PKU (artigos cientificos, laudos médicos e
protocolos clinicos relacionados com PKU); como argumentos econOmicos, as citagdes a
aspectos de custo-efetividade, de recursos escassos, de falta de previsdo orcamentdria e de
impacto no orcamento publico; e como argumentos relacionados a gestao do estado do RS, as
citagdes a dificuldades de controle de estoque da férmula metabolica para PKU e de dificuldades
com processos licitatorios.

O segundo formulario permitia examinar questdes sobre os demandantes e demandados
tais como: perfil do beneficidrio da acao, origem da prescri¢ao e suas justificativas, tipo e forma
de solicitagdo do medicamento. As prescrigdes eram consideradas adequadas quando as mesmas
estavam de acordo com o CTPG para PKU publicado em 2002 (18). Para avaliar corretamente as
prescrigdes, era necessario o conhecimento da idade e do peso do paciente e de sua concentracao
sérica atual de Phe.

A coleta de dados foi feita por dois profissionais de direito (Formularios 1 e 2) e por um
profissional da saude (Formulario 2), os quais posteriormente se reuniram para a confec¢ao de
um instrumento consenso para cada processo, e cujos dados foram digitados em banco de dados
e analisadas em relacdo as médias e frequéncias. Foram analisadas as varidveis cujas

informacdes estavam disponiveis para no minimo 70% da amostra.
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RESULTADOS

Considerando os 19 processos incluidos no estudo, a média de dias transcorrido
entre a data da sua propositura até 31/12/2011 foi de 2.117 dias (aproximadamente 6 anos),
sendo que o primeiro processo foi proposto em 05/01/2001 e o tltimo em 20/08/2010. A média
de dias transcorridos entre a propositura e a sentenca foi de 648 dias (aproximadamente 1 ano e
meio). Em 17 processos, havia descricdo de deferimento prévio de pedido administrativo de
tratamento para PKU; em outros dois processos essa informac¢do nao estava disponivel. Todos os
processos analisados apresentaram confirmacdo documental da doenga (receitas, laudos ou
declara¢des médicas).

A Tabela 1 contém dados sobre o perfil dos beneficidrios das acdes e dos demandados,
assim como sobre os pedidos feitos nas peticdes iniciais. Os dados sobre as prescrigdes estao
descritos na Tabela 2. Segundo os laudos médicos anexados aos processos, a justificativa mais
frequente para a prescri¢ao foi o risco de desenvolvimento de problemas neuroldgicos associado
ao nado tratamento da PKU.

A Figura 1 detalha os fundamentos mais frequentemente alegados pelos demandantes na
peti¢do inicial.

A Tabela 3 demonstra que todos os pedidos de antecipacdo de tutela foram deferidos.
Em relagdo a forma de cumprimento dos pedidos, em todos os processos o juiz determinou que
o réu adquirisse os insumos necessarios para o tratamento dos demandantes, sendo que em um
processo o réu também poderia fornecer o valor em dinheiro para aquisicao dos insumos. Os
dados na Tabela 4 detalham os fundamentos das sentengas dos processos.

Houve contestagdo em 18/19 dos processos, sendo que em 15/18 somente pelo estado do
RS, em 2/18 pelo estado do RS e Municipio e 1/18 pela Unido e estado.

Em relacdo aos argumentos utilizados na contestacao, em 12/18 processos o réu utilizou
abordagens relacionadas a aspectos médicos, sendo os mais frequentes: discussdo sobre o
pedido de substituicdo do fornecimento da féormula metabdlica em concentragdes diversas
daquelas deferidas administrativamente (n= 6/12), a apresentagdo de provas de que o paciente
necessita do tratamento através de relatorios médicos (n= 1/12), alegacao de que o tratamento
ndo consta em lista de fornecimento gratuito pelo SUS (processo ajuizado anterior ao CTPG
2002) (n= 1/12) e auséncia de laudos atualizados (n= 8/12). Em 5 processos (n= 5/18), os réus
arguiram aspectos econdmicos tais como: falta de previsdo orcamentaria para aquisicdo do
tratamento solicitado e também recursos escassos (n= 1/5), impacto no or¢gamento publico (n=
2/5), impacto no orgamento publico, recursos escassos € o principio da reserva do possivel (n=

1/5) e em um processo (n= 1/5) alegou recursos escassos para cumprimento da decisdo. Em 3/18
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processos os réus mencionaram problemas de gestdo relacionados as dificuldades com

controle de estoque e demora nos processos licitatorios como justificativa para a interrup¢ao no
fornecimento do tratamento pela Secretaria Estadual de Saude do RS (SES-RS). Quanto aos
dados dos aspectos legais e constitucionais extraidos das contestagdes (figura 2), as arguigdes e
discussdes mais frequentes foram em relacdao: ao direito fundamental a saude (n= 6/10), ao
principio da reserva do possivel (n= 4/10) e a ilegitimidade do Ministério Publico para a
propositura da agdo (n= 4/10). Em 13 processos (n= 13/19) houve o bloqueio de valores nas
contas do Estado do RS. A soma total desses bloqueios foi de R$ 228.112,39 (amplitude: R$
1.831,32 - R$ 52.313,38). Em média, ocorreram 2 bloqueios por processo sendo que 7 processos

tiveram 2 bloqueios de valores cada e um processo apresentou 6 bloqueios de valores.

DISCUSSAO

Apesar do grande numero de politicas e de agdes publicas de assisténcia farmacéutica
existentes no Brasil, o fornecimento de medicamentos pelo SUS por meio do uso da via judicial
tem provocado discussOes objetivando a efetivagdo do Direito a Satde. Trata-se de um
fenomeno no cenario brasileiro, no qual demandas judiciais para o acesso a medicamentos no
ambito do SUS sdo intentadas perante a Justi¢a Federal e a Justi¢a Estadual, revelando-se como
uma alternativa mais répida e efetiva, tanto para o acesso a novas tecnologias em satde, como
para o acesso aos medicamentos fornecidos de forma gratuita pelo SUS.(21-23)

Segundo pesquisas prévias desenvolvidas por nosso grupo, e tomando como modelo as
doencas genéticas Mucopolissacaridoses e doenca de Fabry, a principal causa para judicializagido
no campo das doencas raras no Brasil ¢ a busca pelo acesso a tecnologias ainda nio incorporadas
ao SUS.(4-6)

Nos processos estudados, a maioria dos beneficiarios fez o pedido extrajudicial prévio
que deferido para o recebimento do tratamento por via administrativa, atendendo aos critérios
estabelecidos pelo CTPG para PKU.(8) A priori, recorrer ao judiciario para obter o acesso a
féormula metabolica para PKU parece significar um contrassenso, mas os dados obtidos na
analise dos fundamentos dos pedidos dos processos indicam que a interrup¢ao do fornecimento
da formula metabolica, a violacao ao direito fundamental a saude e as condi¢des econOmicas
das familias para aquisicdo dos tratamentos sdo os principais fatores que levaram os pacientes
com PKU no RS a ingressarem na justi¢ga em busca do acesso ao tratamento de sua doenga.

As poucas informagdes constantes nos processos nao nos permitiu caracterizar
aprofundadamente o perfil dos beneficidrios das agdes, devido ao fato de dados sobre a renda,

profissdo e escolaridade estarem disponiveis somente para poucos processos. Outros dados
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indicaram que a amostra estudada pertence, em sua maioria, a faixa etdria pediatrica. O

predominio de individuos do sexo masculino deve ter sido ao acaso, visto que a doenca ¢
autossdmica recessiva e ndo se espera diferente prevaléncia entre sexos.

A analise das configuragdes do polo passivo dos processos revelou que o RS figurou
como réu em todas as demandas avaliadas. Tal fato ja era esperado pela equipe, uma vez que os
pacientes possuiam processos administrativos previamente deferidos pela SES — RS e também
historico de recebimento da férmula metabodlica.

Recentemente, estudos empiricos sobre a judicializagdo da saude vém buscando
caracterizar a tese de que a judicializagdo da saude ¢ feita por elites economicas ferindo
principios constitucionais do SUS, como o da equidade.(27) A sustentagdo desta tese complexa
depende de materiais e métodos especificos que sejam capazes de capturar indicios que
contribuam para a caracterizagdo do problema e, que até este momento, ainda sdo insuficientes.
Na pesquisa realizada com a PKU, varios sdo os indicios que contrariam a tese das elites. O
estudo caracterizou a Defensoria Publica (DP) e o Ministério Pablico (MP) como principais
agentes propositores das acdes. Além disso, poucos processos foram propostos por advogados
privados. Dados como a renda familiar e a profissdo nao estavam disponiveis em quantidades
estatisticamente relevantes nos processos analisados que pudessem remeter a equipe a uma
interpretagdo adequada. Todas as prescricdes eram originarias de hospitais publicos
universitarios, o que também nao representa um bom indicador de classe social, pois estes locais
abrigam os servigos de referéncia em atendimento, pesquisas e tecnologias na area da genética,
além do acesso ao SUS que se da de forma equitativa e universal. Portanto, ndo ¢ possivel
afirmar se a judicializagdo da PKU no RS ¢ feita por elites econdmicas ou possui correlagdo com
classes sociais.

A solicitagdo da formula metabdlica para PKU foi feita na quase totalidade dos
processos, sendo que em um processo nao houve pedido de formula metabdlica e sim de
alimentos especiais. O pedido judicial de alimentos especiais para o tratamento da PKU pode
estar relacionado ao fato dos pacientes ou seus familiares ndo terem renda ou condi¢des
suficientes para o acesso aos alimentos que, no caso da PKU, sdo importados e de alto custo.
Porém, questdes culturais das familias e a dificuldade de conviver diariamente com uma doenga
cronica e que pode ndo ser socialmente aceita, pode estar associada a uma baixa adesdo a dieta
com base nestes alimentos especiais, priorizando o uso da via judicial para a obtencdo da
formula metabolica. De forma geral, os pacientes ingressam na justi¢a buscando medicamentos,
mas ¢ necessario lembrar que, para o tratamento da PKU, tdo importante quanto o acesso a

férmula metabolica para PKU, ¢ o acesso a dieta alimentar com niveis controlados de Phe e a
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administracdo combinada dessas formas de tratamento possibilita, ao paciente de PKU, atingir

concentracdes de Phe consideradas aceitaveis.

Em relagdo as prescricdes, a maior parte dos beneficidrios dos processos ja possuia
pedido administrativo prévio deferido pela SES-RS para o recebimento da férmula metabdlica
sugerindo a existéncia de uma prescricdo adequada para cada paciente. Porém, segundo a
metodologia do estudo, a analise dos dados sobre a prescri¢do da formula metabolica para PKU
ndo nos permitiu afirmar, em grande parte dos casos estudados, se a quantidade solicitada ou a
prescricdo da formula metabdlica estavam adequadas. Faltou a informacdo sobre as
concentracoes de Phe ao diagnostico e atual e dados sobre o peso do paciente, que sao
necessarios para calculo da dose a ser administrada, assim como, a defini¢do do tipo de férmula
metabolica a ser prescrita.

A presenga do Ministério Publico como substituto processual do beneficiario foi objeto
de contestacdo por parte dos demandados gerando extensas discussdes quanto a legitimidade do
Ministério Publico para propositura de ac¢des civis de interesses individuais. O protagonismo do
Ministério Publico ao assumir para si a funcdo de garantidor dos interesses individuais
indisponiveis relativos as questdes de satde , assim como, de protecao ao Estatuto da Crianca e
do Adolescente, estd pacificado na jurisprudéncia do Superior Tribunal de Justiga.( STJ) (24)

Como esperado, os dados mais frequentes obtidos das argumentagdes das contestacdes
relacionados aos aspectos econdmicos foram a falta de previsdo no or¢amentdria para o
cumprimento de decisdes judiciais, o impacto destas decisdes no orgcamento publico e a violagao
de principios constitucionais como: Principio da reserva do possivel. O direito a satide também
foi discutido nos argumentos das contestagdes, porém apenas para o reconhecimento, por parte
do Estado, sobre suas responsabilidades em prestar assisténcia farmacéutica adequada aos
cidadaos.

Mas, em alguns processos, foi possivel verificar argumentos em que o RS admite os
proprios problemas de gestao e dificuldades de controle dos estoques da formula metabdlica para
PKU devido a demora nos processos licitatorios. Tais fatos apontam fortemente para uma
possivel razao da interrupgao do fornecimento da férmula metabolica para PKU por parte do RS,
motivando estes pacientes prejudicados a procurarem a via judicial em busca do acesso a
formula metabolica.

Outro fato que mereceu atencdo nas andlises dos processos PKU diz respeito aos
argumentos médicos e de pesquisa apresentados pelo Estado em suas contestagdes. Em suas
estratégias de contestacao, o Estado objetivou a discussdo acerca dos pedidos de substituicao de
tratamento por formula metabdlica para PKU em concentragdes diversas daquelas deferidas

administrativamente pelo RS, solicitou que o paciente apresentasse provas de que necessita do
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tratamento por meio de relatdrios; solicitou laudos atualizados e, ainda, alegou que o

medicamento ndo constava em nenhuma lista de fornecimento obrigatéria por parte do Estado.
Importante ressaltar que os beneficidrios dos processos ja possuem processos administrativos
previamente deferidos e, como dito anteriormente, o tratamento da PKU ¢ feito por toda a vida
através de formula metabolica especifica, que no Brasil, faz parte do CEAF e ¢ distribuida
gratuitamente pelo RS segundo os critérios do CTPG no SUS. O Estado demonstrou carecer de
conhecimento técnico sobre a PKU e suas politicas publicas, talvez por falha de comunicacio
entre os varios setores envolvidos.

A andlise da antecipagdo de tutela ¢ de extrema importancia para a compreensao do
fendomeno da judicializagdo de medicamentos no Brasil. Nos processos analisados, todos os
beneficidrios tiveram seus pedidos de antecipagdo de tutela concedidos. Como regra geral, a
concessao das liminares baseou-se nos fatos alegados nos laudos médicos e nos preceitos do
direito a saude. Nenhuma decisdo liminar mencionou a presenca do PDCT para PKU,
evidenciando os achados em outros estudos sobre judicializacdo da saude, em que os julgadores
tem proferido decisdes favoraveis ao fornecimento de medicamentos sem a observancia das
politicas de assisténcia farmacéuticas vigentes no SUS.(26)

Importante perceber, também, que a concessdo das liminares obriga o RS a fornecer a
formula metabdlica para PKU nos moldes do pedido feito nas peticdes iniciais pelos
beneficidrios, ou seja, nas quantidades e tipo de formula metabdlica prescritas e solicitadas. O
descumprimento dessas decisdes geraram determinagdes de bloqueios de valores nas contas do
RS. Em analise, os autores identificaram, dentro do recorte temporal da pesquisa, o bloqueio de
valores deferidos na maior parte dos processos. Por um lado, as decisdes de bloqueios de valores
nas contas do Governo garantem os pedidos judiciais imediatos dos demandantes, porém essas
mesmas decisdes podem representar um efeito negativo para a atuagdo do Estado, pois impedem
que o RS exerca sua flexibilidade de negociagdo ou poder de barganha através dos processos
licitatérios que atendam o seu planejamento or¢amentario. Tal fato pode expor o sistema de
saude a uma elevagdo de custos por compras emergenciais sem processos licitatorios.(5, 25) Ao
final das analises, a quase totalidade dos processos haviam sido sentenciados com decisdes
procedentes, confirmando o acesso a férmula metabolica e a garantia do direito individual a
saude de cada demandante ja sinalizado anteriormente pela concessao das liminares. Os aspectos
que fundamentaram as sentencas também acompanharam as liminares, ou seja, foram feitas

abordagens quanto aos laudos médicos e ao direito a saude.
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CONCLUSOES

A judicializagdo de medicamentos no Brasil ¢ um fendmeno frequente e que merece
atencao dos poderes publicos. O uso da via judicial parece oferecer, ao paciente, seguranca e
garantia de acesso ao tratamento pleiteado mediante decisdes que podem acabar obrigando os
sistemas de satde a arcarem com os custos elevados de compras emergenciais.

No caso da judicializagdo da PKU no RS, os dados analisados revelaram que a
interrupcao do fornecimento da formula metabdlica para PKU ¢ a principal causa da mesma,
sugerindo problemas na gestdo da assisténcia farmacéutica no Estado, e que o direito a satde
representa o principal fundamento juridico para a concessdo de decisdes favoraveis ao paciente
demandante. No tocante as doengas raras, portanto, nem sempre a busca por acesso a tecnologias

nao-incorporadas no SUS ¢ a principal causa de judicializagao.
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TABELAS

Tabela 1: Acesso ao tratamento da Fenilcetoniria por via judicial no Rio Grande do Sul, Brazil:
caracterizacao da amostra (n=19 processos)

Variaveis n

Dados sobre os pacientes

Sexo (M:F) 12:7
Idade
0 —2 anos 4
3 —11 anos 12
12 — 18 anos 1
> 19 anos 1
NI 1

Dados sobre os processos

Reu
Estado do Rio Grande do Sul 14
Estado do Rio Grande do Sul + Municipio 4
Unido + estado do Rio Grande do Sul 1
Autor/demandante
Defensoria Publica 8 (42,1)
Ministério Publico 7 (36,8)
Advogado particular 4(21,1)

Solicitagdo de formula metabdlica especifica para Fenilcetontria
Sim 18 (94,7)
Nao* 1(5,3)
Solicita¢ao de alimentos especiais e/ou outros medicamentos
Sim** 2 (10,5)
Nao 17 (89,5)

* solicitagdo apenas de alimentos especiais para PKU; **Um paciente solicitou formula metabdlica metabodlica
e medicamento anticonvulsivante. O outro paciente solicitou foérmula metabdlica lactea para primeiro ano de
vida e formula metabolica para PKU.

NI: informagdo ndo constava no processo



Tabela 2: Acesso ao tratamento da Fenilcetoniiria por via judicial no Rio Grande do Sul, Brasil: resumo
de informacées clinicas disponibilizadas nos processos (n= 19 processos)

Variaveis n
Prescricdo médica anexada ao processo 18/19
Laudo médico anexado ao processo 14/19

Tratamento prescrito

Formula metabdlica para fenilcetonuria 17/18
Alimentos especiais* 1/18
Outros™* 4/18

Peso do paciente informado no processo

Sim 3/19
Nao 16/19

Prescri¢do médica adequada (n=18)

Sim 3

Nao ¢ possivel afirmar 15

*macarrdo e farinha com baixas concentragdes de fenilalanina; ** 3 processos com prescrigdo de formula
metabolica lactea de primeiro ano de vida e de formula metabolica para Fenilcetonuria; 1 processo com
prescri¢ao de medicamento anticonvulsivante e de formula metabodlica para Fenilcetontria.
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Tabela 3: Acesso ao tratamento da Fenilcetonuria por via judicial no Rio Grande do Sul, Brasil: dados

sobre a antecipac¢ao de tutela (n=19)

Variaveis n
Forma de cumprimento da decisdo definida pelo juiz
Obrigacdo de fornecer o medicamento 18
Obrigagdo de fornecer o medicamento e/ou de fornecer o recurso financeiro 1
ao paciente para compra do tratamento
Periodicidade do fornecimento da formula metabolica definida pelo juiz
Mensal (quantidade relativa ao més) 18
Semestral (quantidade relativa ao semestre) 1
Fundamentos utilizados na decisdo*:
Relativos a aspectos médicos e de pesquisa
Existéncia de laudo médico 12
Existéncia de evidéncia** 7
Risco de morte/danos graves a vida associados ao ndo-tratamento 1
Risco de desenvolvimento de retardo mental associados ao ndo-tratamento 1
Relativos a aspectos legais e constitucionais
Violacao do direito a saude 12
Violagéo do direito das criangas 6
Violagdo do principio da dignidade humana 1
Violagdo do principio da prioridade 1
Relativos a aspectos econdmicos™** 0
Relativos a aspectos de gestao™*** 0

*mais de um fundamento pode ter sido citado na decisdo; ** foram consideradas como evidéncias as citacdes a
artigos cientificos, laudos médicos e protocolos clinicos relacionados com Fenilcetonuria; *** foram
consideradas como aspectos econdmicos as citacdes a aspectos de custo -efetividade do tratamento solicitado,
de recursos escassos para aquisi¢do dos insumos, da falta de previsdo orcamentaria para aquisi¢do dos insumos
para o tratamento e do impacto no orgamento publico; **** foram considerados como aspectos de gestdo, as
citagoes a dificuldades de controle de estoque da formula metabdlica para Fenilcetonuria e a dificuldades com

processos licitatorios.
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Tabela 4: Acesso ao tratamento da Fenilcetoniiria por via judicial no Rio Grande do Sul, Brasil: Dados
sobre a sentenc¢a (n=18)

Variaveis n

Tempo decorrido entre a propositura da acdo e a sentenga

< 6 meses 5
6 meses a 1 ano 3
1 a2 anos 6
>2 anos 4
Sentenca
Procedente* 17
Parcialmente procedente** 1
Improcedente™ 1
Fundamentos utilizados na decisdo™**
Relativos a aspectos médicos e de pesquisa
Existéncia de laudos médicos 13
Existéncia de evidéncia” 9
Existéncia de medicamento/ tratamento substituto 1
Relativos a aspectos legais e constitucionais
Violacao do direito a saude 15
Violacao do direito das criangas 6
Violagdo do principio da dignidade humana 4
Reserva do possivel/Principio da proporcionalidade 1
Discricionariedade da administragdo publica/Principio da separagio 1
dos poderes
Violagdo do principio da igualdade 1
Ilegitimidade 1
Outros™ 3
Relativos a aspectos de gestio™" 0

* em um processo a sentenga foi procedente contra o Estado do RS e improcedente contra o Municipio, afastando o mesmo
da responsabilidade de fornecimento da formula metabdlica de Fenilcetonuria; ** neste processo a sentenga determinou
fornecimento de 3 latas de Fenilcetontria e o pedido foi de 4 latas; ***mais de um fundamento pode ter sido citado na
decisdo; * foram consideradas como evidéncia as citacbes a artigos cientificos, laudos médicos e protocolos clinicos
relacionados com a Fenilcetontria; * um processo discutiu a legitimidade do Ministério Publico para pleitear direitos
individuais, o outro abordou auséncia de pretensdo resistida por parte do Estado do RS, e o terceiro discutiu direito a vida.
## foram considerados como aspectos de gestdo, dificuldades de controlo de estoque da formula metab6lica para PKU e
dificuldades com processos licitatorios.
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Figura 1: Acesso ao tratamento da Fenilcetonuria por via judicial no Rio Grande do Sul, Brasil:
Fundamentos da peticiio inicial

" Estdio presentes nos fundamentos do pedido os aspectos médicos e de pesquisa, econdmicos, legais e
constitucionais que figuraram com maior frequéncia durante as analises das peti¢des iniciais;
"SES-RS: secretaria estadual da satde do Rio Grande do Sul, Brasil
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Figura 2: Acesso ao tratamento da Fenilcetonuria por via judicial no Rio Grande do Sul, Brasil:
Fundamentos da contestagdo — Aspectos legais e constitucionais
*Alega auséncia de interesse processual por parte do demandante.
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APENDICE II - FORMULARIO 1 - AVALIACAO DOS PROCESSOS JUDICIAIS -
EQUIPE JURIDICA

AVALIACAO DOS PROCESSOS JUDICIAIS

ACESSO AO TRATAMENTO DA FENILCETONURIA POR VIA JUDICIAL NO RIO GRANDE DO SUL,
BRASIL

Data de preenchimento: / /

Responsavel:
Nuimero processo:

Comentarios gerais:

1. PARTES

1.1. DADOS SOBRE OS PACIENTES: (se houver mais de um demandante, as informagdes
abaixo deverao ser preenchidas para cada um dos demandantes; utilizar folhas anexas):
Numero:

Cédigo do Paciente:

Idade no momento do ajuizamento:

( ) 0-2 anos ( ) 3-11 anos ( ) 12- 18 anos

( )>ou=19 anos () ndo informada

Sexo: ( ) Masculino ( ) Feminino

Estado Civil: ( )casado ( ) solteiro ( ) viivo ( ) divorciado ( ) N/A
Profissao:

Escolaridade:

Naturalidade (cidade/estado):

Domicilio atual (bairro/cidade/estado):

Renda mensal bruta total na unidade familiar em salarios-minimos:
Numero de membros da familia:

Peso do demandante no momento do ajuizamento ¢ informado?

( ) Sim kg

( )Nao
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1.2. DADOS DO REPRESENTANTE DO PACIENTE

() Sem representante

Codigo do representante do paciente:

Grau de parentesco com demandante:

Sexo: () masculino ( ) feminino

Estado Civil: ( )casado ( ) solteiro ( ) viavo ( ) divorciado ( ) n/a
Profissao:

Escolaridade:

Naturalidade (cidade/estado):

PETICAO INICIAL

2. DADOS DO REU (O topico “4.2.” trata da alteragio de competéncia )
( )Unidao ( ) Rio Grande do Sul () Municipio () Outro. Qual?

2.1. GERAL
Data da propositura:

Demandante:

() Defensoria Publica () Ministério Publico ( ) Advogado particular
Solicitagao:

() Formula para fenilcetonuria () Alimentos especiais:

() outros (citar abaixo):

Confirmagao documental de doenca Fenilcetonuria esta anexada ao pedido?
() Sim: ( ) Laudo/Declaracao () Exame (nivel de fenilalanina no sangue) (
) Nao

Valor estimado da solicitacdo, conforme inicial (especificar moeda e/ou quantidades abaixo):

( )anual ( )semestral () mensal

() outro: ( ) ndo informado

Quantidade de latas de formula solicitadas:

( )anual ( )semestral ( )mensal ( ) outro: ( ) ndo informado

Requerimento de antecipagao dos efeitos da tutela:

( )sim( )ndo



2.2. DADOS SOBRE A PRESCRICAO MEDICA:
Data da primeira prescri¢ao:
() receituario SUS

() receituario particular

() ndo apresentou receita

Nivel de Fenilalanina que levou a prescrigao: (mg/dL)

Especialidade médico prescritor:

Prescrigao:
() Formula para fenilcetonuria () Alimentos especiais:
() outros (citar abaixo):

Justificativa clinica/médica da prescricio:

() aumento da sobrevida

() auséncia de outras formas de tratamento
() risco de desenvolvimento de retardo mental
() risco de morte

() melhora da qualidade de vida

() outros:

Prescri¢do vinculada a institui¢do universitaria? () Sim ( ) Nao

2.3. PEDIDO ADMINISTRATIVO/EXTRAJUDICIAL
( )sim( )ndo

Decisao:

() deferido.

() indeferido. Motivo:

( )sem () outro:

( )ndo ( )n/a

2.4. RECEBIMENTO ANTERIOR A QUALQUER DECISAO JUDICIAL
()sim ( )regularmente
( ) com atrasos durante a prestacdo/fornecimento irregular
() interrompido
( ) com posterior negativa de continuidade do tratamento
( )nao
( )n/a
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2.5. FATOS E ARGUMENTOS DA PETICAO INICIAL

Aspectos médicos e de pesquisa:

() prescri¢do do médico assistente
() risco de morte
() risco de desenvolvimento de retardo mental

() outros:

Aspectos econ0micos e de gestdo

() condicdes econdmicas para aquisi¢ao dos insumos do tratamento

() possivel demora ou negativa por parte do passivo em relagao ao fornecimento do
medicamento

() negativa anterior do réu em rela¢do ao pedido administrativo

() interrupgao do fornecimento do medicamento por falha de gestao

() outros:

Aspectos legais e constitucionais:

() direito a saude

() dignidade humana

() principio da igualdade

() normas protetivas de crianca e adolescentes

() outros:

Comentarios:
2.6. FORMA DE CUMPRIMENTO DO PEDIDO

2.6.1. DA AQUISICAO DO MEDICAMENTO

() Medicamento a ser dispensado diretamente pelo réu

() Medicamento a ser adquirido diretamente pelo demandante:
( ) porque foi solicitado dessa maneira
() porque nao houve cumprimento da tutela antecipada

() outro:

2.6.2. DA COERCAO
() multa () bloqueio de valores () prisdo () outro:
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3. CONTESTACAO. Se for litisconsércio passivo, as informagées abaixo deverdo ser

preenchidas para cada um dos réus, utilizar folhas anexas.

Apresentou contestacao? () Sim . Data:
( ) Nao
( )Estado ( ) Municipio ( ) Unido ( ) Outro:

ARGUMENTACAO UTILIZADA
Aspectos médicos e de pesquisa:

() evidéncia

() laudos médicos

() protocolos do Ministério da Saude
() medicamento substituto

() outros:

Aspectos econdmicos:

() custo-efetividade
() ética dos recursos escassos
() falta de previsdo
() impacto no orcamento publico.
Demonstra¢ao do impacto: ( ) sim () nao

() outros:

Problemas de gestio:

() dificuldade com controle de estoque
() dificuldade com licitagao

() outros:

Aspectos legais e constitucionais:

) auséncia de documentacao (receita médica, etc.)

) dignidade humana

) direito a saude

) direito das criangas

) discricionariedade da administracdo publica/principio da separagdo dos poderes
) principio da igualdade

) reserva do possivel/principio da proporcionalidade

) ilegitimidade passiva

) chamamento de outro(s) ente(s):

e N N N e N N e N N e N

) outros:
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4. DECISOES INTERLOCUTORIAS. Os dados aqui registrados ndo precisam se

restringir ao conteudo da decisdo descrita no “4.1.”. Nas datas das decisoes, deve-se atribuir
um numeral, o qual sera utilizado em todo o “4.”.No local destinado ao “X”, deve ser

assinalado o numeral atribuido a decisdo.

4.1. GERAL.
Data da decisdo: Resumo da decisao:
Comarca: Vara Judicial:

Decisdo sobre a antecipacio dos efeitos da tutela:

() Procedente

() Parcialmente procedente. Em que:

() Improcedente

() Obrigagao de dar coisa:

() Obrigagao de pagar quantia:

( )anual ( )semestral ( ) trimestral ( ) outro:

Dispositivo reformado: ( )ndo ( )sim

() qual decisdo

4.2. ALTERACAO DE COMPETENCIA
( )Unidao ( ) Rio Grande do Sul () Municipio ( ) Laboratorio
() Outro. Qual?

() Nao se aplica




4.3. FATOS E ARGUMENTOS DAS DECISOES INTERLOCUTORIAS

Aspectos médicos e de pesquisa:

() evidéncia

() laudos médicos

() participagdo do demandante em protocolos de pesquisa envolvendo o medicamento

solicitado
() protocolos do Ministério da Saude
() medicamento substituto

() outros:

Aspectos econdmicos:

() custo-efetividade

) récursos €scassos

~_~ o~

) falta de previsdo orcamentaria

~

) impacto no or¢amento publico.
Demonstra¢ao do impacto: ( ) sim

() outros:

( )nao

Problemas de gestio:

() dificuldade com controle de estoque
() dificuldade com licitagao

() outros:

Aspectos legais e constitucionais:

) auséncia de documentacao (receita médica, etc.)

) dignidade humana
) direito a saude
) direito das criangas

) direito das pessoas com deficiéncia

) principio da igualdade

) reserva do possivel/principio da proporcionalidade

) ilegitimidade passiva
) chamamento de outro(s) ente(s):

) outros:

(
(
(
(
(
() discricionariedade da administra¢do publica/principio da separagdo dos poderes
(
(
(
(
(
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4.4. FORMA DE CUMPRIMENTO

4.4.1. DA AQUISICAO

() Medicamento a ser dispensado diretamente pelo réu

() Medicamento a ser adquirido diretamente pelo demandante:
() porque foi solicitado dessa maneira
() porque ndo houve cumprimento da tutela antecipada

() outro:

4.4.2. DA COERCAO
() prisdo
() outro:
() multa. Valor:
() bloqueio de valores. Valor/tempo:
4.4.2.1. DA INICIATIVA DA COERCAO

( )Autor () Ministério Publico () Julgador

Tabela relativa aos bloqueios de valores antes do transito em julgado da sentenca

Data Valor Periodo de tratamento
5. AGRAVOS

5.1. RECORRENTE

() Autor ( )Estado () Unido () Municipio () Outro: o

5.2. DECISAO RECORRIDA. Colocar data e numeral correspondente utilizado em “4” .
Decisao recorrida:

Data do recurso:

5.3. FORMA DE RECEBIMENTO E REQUERIMENTO DE REFORMA
() Total () Parcial. Em que:




5.4. RAZOES
() Reitera todos os fundamentos aduzidos em primeiro grau.
() Desenvolve melhor alguns dos argumentos aduzidos em primeiro grau.

Quais:

() Matéria de execucao.
() Bloqueio de valores () Multa () Outro:

5.5. CONTRA-RAZOES () Sim ( )Nao
() Reitera todos os fundamentos aduzidos em primeiro grau.
() Reitera alguns dos argumentos aduzidos em primeiro grau.

Quais:

() Traz argumentos novos aos aduzidos em primeiro grau

Quais:

() Matéria de execucao
() Bloqueio de valores () Multa () Outro:

5.6.( ) ACORDAO ( ) DECISAO MONOCRATICA
Data do julgamento:

Tribunal: Turma ou Camara:

Decisdo: () provimento () desprovimento

() provimento parcial. Em qué?

Determinacao:
Obrigacao de dar coisa:

Obrigagao de pagar quantia:

( )anual ( )semestral ( ) trimestral ( ) mensal ( ) outro:

Dispositivo reformado: () nao () sim ( ) Qual decisdo:
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5.6.1. FUNDAMENTACAO DO

( ) VOTO VENCEDOR OU DA ( ) DECISAO MONOCRATICA

Aspectos médicos e de pesquisa:

() evidéncia

() laudos médicos

() participagdo do demandante em protocolos de pesquisa envolvendo o medicamento
solicitado

() protocolos do Ministério da Saude

() medicamento substituto

() outros:

Aspectos econOmicos:

) custo-efetividade
) ética dos recursos escassos

) falta de previsao

~_~ e~~~

) impacto no or¢gamento publico.
Demonstracao do impacto: ( ) sim () ndo

() outros:

Problemas de gestdo:

() dificuldade com controle de estoque
() dificuldade com licitagao

() outros:

Aspectos legais e constitucionais:

) auséncia de documentacao (receita médica, etc.)

) dignidade humana

) direito a saude

) direito das criangas

) discricionariedade da administracdo publica/principio da separagdo dos poderes
) principio da igualdade

) reserva do possivel/principio da proporcionalidade

) ilegitimidade passiva

) chamamento de outro(s) ente(s):

e N N N e N N N e N N e N

) outros:




5.6.2. FUNDAMENTACAO DO VOTO VENCIDO

Aspectos médicos e de pesquisa:

() evidéncia

() laudos médicos

() participagdo do demandante em protocolos de pesquisa envolvendo o medicamento

solicitado
() protocolos do Ministério da Saude
() medicamento substituto

() outros:

Aspectos econdmicos:

) custo-efetividade
) ética dos recursos escassos

) falta de previsao

~ A~~~

) impacto no or¢amento publico.
Demonstracao do impacto: () sim

() outros:

( )nao

Problemas de gestio:

() dificuldade com controle de estoque
() dificuldade com licitagao

() outros:

Aspectos legais e constitucionais:

) dignidade humana
) direito a saude

) direito das criangas
) principio da igualdade
) ilegitimidade passiva

) chamamento de outro(s) ente(s):

) revelia

e N N N e N N e N e N e e

) outros:

) auséncia de documentacao (receita médica, etc.)

) discricionariedade da administracao publica/principio da separacao dos poderes

) reserva do possivel/principio da proporcionalidade
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6. MINISTERIO PUBLICO, PERICIA E SENTENCA

6.1. PARECER DO MINISTERIO PUBLICO

Houve parecer do Ministério Publico: () Sim: ( ) Favoravel () Desfavoravel
( ) Nao

Data do parecer:

FATOS E ARGUMENTOS
Aspectos médicos e de pesquisa:

() evidéncia

() laudos médicos

() participagdo do demandante em protocolos de pesquisa envolvendo o medicamento
solicitado

() protocolos do Ministério da Saude

() medicamento substituto

() outros:

Aspectos econOmicos:

) custo-efetividade
) ética dos recursos escassos

) falta de previsao

~~ o~~~

) impacto no or¢gamento publico.
Demonstracao do impacto: ( ) sim () ndo

() outros:

Problemas de gestdo:

() dificuldade com controle de estoque
() dificuldade com licitagao

() outros:

Aspectos legais e constitucionais:

) auséncia de documentacao (receita médica, etc.)

) dignidade humana

) direito a saude

) direito das criangas

) discricionariedade da administracdo publica/principio da separagdo dos poderes
) principio da igualdade

) reserva do possivel/principio da proporcionalidade

) ilegitimidade passiva

) chamamento de outro(s) ente(s):

) revelia

N N e N N e N e N e e N

) outros:
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6.2. PERICIA JUDICIAL
Houve pericia: ( )Sim ( ) Nao

Data da pericia:

Especialidade do médico perito:

Parecer: () favoravel ( ) desfavoravel

Aspectos médicos e de pesquisa:

() evidéncia

() laudos médicos

() participagdo do demandante em protocolos de pesquisa envolvendo o medicamento
solicitado

() protocolos do Ministério da Saude

() medicamento substituto

() outros:

Aspectos econdmicos:

) custo-efetividade
) ética dos recursos escassos

) falta de previsao

~ A~~~

) impacto no or¢amento publico.
Demonstracao do impacto: ( ) sim () ndo

() outros:




6.3. SENTENCA

6.3.1. GERAL

Data da sentenca:

Comarca: Vara Judicial:

Dispositivo: () procedente () improcedente

() parcialmente procedente. Em qué?

() obrigacdo de dar a coisa

() obrigacao de pagar a quantia

( )anual ( )semestral ( ) trimestral ( ) mensal ( ) outro:

Dispositivo reformado: () ndo ( )sim
() Qual decisao:

6.3.2. FUNDAMENTACAO
Aspectos médicos e de pesquisa:

() evidéncia clinica e/ou médica

() laudos médicos

() participagdo do demandante em protocolos de pesquisa envolvendo o medicamento

solicitado
() protocolos do Ministério da Saude
() medicamento substituto

() outros:

Aspectos econOmicos:

() custo-efetividade

) ética dos recursos escassos

~_~ o~

) falta de previsao

~

) impacto no or¢amento publico.
Demonstracao do impacto: ( ) sim () ndo

() outros:
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Aspectos de gestdo:

() dificuldade com controle de estoque
() dificuldade com licitagao

() outros:

Aspectos legais e constitucionais:

) auséncia de documentacao (receita médica, etc.)

) dignidade humana

) direito a saude

) direito das criangas

) discricionariedade da administracdo publica/principio da separagdo dos poderes
) principio da igualdade

) reserva do possivel/principio da proporcionalidade

) illegitimidade passiva

) chamamento de outro(s) ente(s):

) revelia

e N N N N N e N e N e N e

) outros:

6.3.3. FORMA DE CUMPRIMENTO

6.3.3.1. DA AQUISICAO

() Medicamento a ser adquirido diretamente pelo réu

() Medicamento a ser adquirido diretamente pelo demandante:
() porque foi solicitado dessa maneira
() porque nao houve cumprimento da tutela antecipada

() outro:

6.3.3.2. DA COERCAO
() prisdo
() outro:

() multa. Valor:

() bloqueio de valores. Valor/tempo:




Tabela relativa aos bloqueios de valores apos o transito em julgado da sentenca
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Data Valor Periodo de tratamento

7. APELACAO
7.1. RECORRENTE
() Autor ( ) Estado ( ) Unido ( ) Municipio ( ) Laboratorio:

7.2. SENTENCA RECORRIDA
Sentencga recorrida:

Data do recurso:

7.3. REQUERIMENTO DE REFORMA
() Total () Parcial. Em que:

7.4. RAZOES
() Reitera todos os fundamentos aduzidos em primeiro grau.
() Desenvolve melhor alguns dos argumentos aduzidos em primeiro grau.

Quais:

() Matéria de execucao
() Bloqueio de valores () Multa () Outro:

7.5. CONTRA-RAZOES ( )Sim ( ) Nao
() Reitera todos os fundamentos aduzidos em primeiro grau.
() Reitera alguns dos argumentos aduzidos em primeiro grau.

Quais:

() Traz argumentos novos aos aduzidos em primeiro grau

Quais:

() Matéria de execucao
() Bloqueio de valores () Multa () Outro:
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7.6.( ) ACORDAO ( ) DECISAO MONOCRATICA

Data do julgamento:

Tribunal; Turma ou Camara:

Decisdo: () provimento () desprovimento
() provimento parcial. Em qué?

Determinacao:
() Obrigagdo de dar coisa:

() Obrigagao de pagar quantia:

( )anual ( )semestral ( ) trimestral ( ) mensal ( ) outro:

Dispositivo reformado: () ndo ()sim
() Qual decisao:

7.6.1. FUNDAMENTACAO DO ( ) VOTO VENCEDOR OU DA ( ) DECISAO
MONOCRATICA
Aspectos médicos e de pesquisa:

() evidéncia

() laudos médicos

() participagdo do demandante em protocolos de pesquisa envolvendo o medicamento
solicitado

() protocolos do Ministério da Saude

() medicamento substituto

() outros:

Aspectos econOmicos:

() custo-efetividade
() ética dos recursos escassos
() falta de previsao
() impacto no orgamento publico.
Demonstracao do impacto: ( ) sim () ndo

() outros:

Problemas de gestdo:

() dificuldade com controle de estoque
() dificuldade com licitagao

() outros:
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Aspectos legais e constitucionais:

) auséncia de documentacao (receita médica, etc.)
) dignidade humana

) direito a saude

) direito das criangas

) discricionariedade da administracao publica/principio da separacao dos poderes

(

(

(

(

(

() principio da igualdade

() reserva do possivel/principio da proporcionalidade
() ilegitimidade passiva
() chamamento de outro(s) ente(s):
() revelia

(

) outros:

7.6.2. ARGUMENTACAO DO VOTO VENCIDO
Aspectos médicos e de pesquisa:

() evidéncia

() laudos médicos

() participagdo do demandante em protocolos de pesquisa envolvendo o medicamento
solicitado

() protocolos do Ministério da Saude

() medicamento substituto

() outros:

Aspectos econdmicos:

) custo-efetividade
) ética dos recursos escassos

) falta de previsao

~_~ e~~~

) impacto no or¢amento publico.
Demonstracao do impacto: ( ) sim () ndo

() outros:

Problemas de gestio:

() dificuldade com controle de estoque
() dificuldade com licitagao

() outros:
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Aspectos legais e constitucionais:

e N N e e N e N e N e N e

) auséncia de documentacao (receita médica, etc.)

) dignidade humana

) direito a saude

) direito das criangas

) discricionariedade da administracao publica/principio da separacao dos poderes
) principio da igualdade

) reserva do possivel/principio da proporcionalidade

) illegitimidade passiva

) chamamento de outro(s) ente(s):

) revelia

) outros:

8.( ) STJ - RECURSO ESPECIAL ( )STF - RECURSO EXTRAORDINARIO
8.1. RECORRENTE

( ) Autor ( ) Estado ( ) Unido ( ) Municipio ( ) Laboratorio:

8.2. ACORDAO RECORRIDO
Acordao recorrido:

Data do recurso:

8.3. REQUERIMENTO DE REFORMA

() Total () Parcial. Em que:

8.4. RAZOES

() Reitera todos os fundamentos aduzidos em primeiro grau.

() Desenvolve melhor alguns dos argumentos aduzidos em primeiro grau.

Quais:

() Matéria de execucao

() Bloqueio de valores () Multa () Outro:
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8.5. CONTRA-RAZOES ( ) Sim ( ) Nao

() Reitera todos os fundamentos aduzidos em primeiro grau.
() Reitera alguns dos argumentos aduzidos em primeiro grau.

Quais:

() Traz argumentos novos aos aduzidos em primeiro grau

Quais:

() Matéria de execucao
() Bloqueio de valores () Multa () Outro:

8.6. ( ) ACORDAO ( ) DECISAO MONOCRATICA
Data do julgamento:

Tribunal; Turma ou Camara:

Decisdo: () provimento () desprovimento

() provimento parcial. Em qué?

Determinacao:
() Obrigagao de dar coisa:

() Obrigagao de pagar quantia:

( )anual ( )semestral ( ) trimestral ( ) mensal ( ) outro:

Dispositivo reformado: ( ) ndo

( )sim () Qual decisao:

8.6.1. ARGUMENTACAO DO ( ) VOTO VENCEDOR OU DA ( ) DECISAO
MONOCRATICA
Aspectos médicos e de pesquisa:

() evidéncia

() laudos médicos

() participagdo do demandante em protocolos de pesquisa envolvendo o medicamento
solicitado

() protocolos do Ministério da Saude

() medicamento substituto

() outros:




Aspectos econOmicos:

~ e~~~

) custo-efetividade
) ética dos recursos escassos
) falta de previsao
) impacto no or¢gamento publico.
Demonstracao do impacto: ( ) sim () ndo

) outros:

Problemas de gestdo:

(
(
(

) dificuldade com controle de estoque
) dificuldade com licitagdo

) outros:

Aspectos legais e constitucionais:

e N N N N e N e N e N e N e

) auséncia de documentacgao (receita médica, etc.)

) dignidade humana

) direito a saude

) direito das criangas

) discricionariedade da administracdo publica/principio da separagdo dos poderes
) principio da igualdade

) reserva do possivel/principio da proporcionalidade

) illegitimidade passiva

) chamamento de outro(s) ente(s):

) revelia

) outros:

8.6.2. ARGUMENTACAO DO VOTO VENCIDO
Aspectos médicos e de pesquisa:

(

) evidéncia

() laudos médicos
() participagdo do demandante em protocolos de pesquisa envolvendo o medicamento
solicitado

(
(
(

) protocolos do Ministério da Saude
) medicamento substituto

) outros:
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Aspectos econOmicos:

() custo-efetividade
() ética dos recursos escassos
() falta de previsdo
() impacto no or¢gamento publico.
Demonstracao do impacto: ( ) sim () ndo
() outros:

Problemas de gestdo:

() dificuldade com controle de estoque
() dificuldade com licitagao

() outros:

Aspectos legais e constitucionais:

) auséncia de documentacao (receita médica, etc.)

) dignidade humana

) direito a saude

) direito das criangas

) discricionariedade da administracdo publica/principio da separagdo dos poderes
) principio da igualdade

) reserva do possivel/principio da proporcionalidade

) illegitimidade passiva

) chamamento de outro(s) ente(s):

) revelia

e N N N N e N e N e N e N e

) outros:




EXECUCAO DE SENTENCA

Exequente:
( ) Autor ( )Estado ( ) Municipio

Data:

Argumentos:

() Reitera todos os fundamentos aduzidos em primeiro grau.

() Reitera alguns dos argumentos aduzidos em primeiro grau.
Quais:

() Traz argumentos novos aos aduzidos em primeiro grau

Quais:

Matéria da execucio:
() Bloqueio de valores () Multa () Outro:
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APENDICE III - FORMULARIO 2 - AVALIACAO DOS PROCESSOS JUDICIAIS -
EQUIPE MEDICA

AVALIACAO DOS PROCESSOS JUDICIAIS

ACESSO AO TRATAMENTO DA FENILCETONURIA POR VIA JUDICIAL NO RIO GRANDE DO SUL,
BRASIL

Data de preenchimento:
Responsavel:
Numero processo:

Comentarios gerais

1. Partes

1.1. Dados do autor

(se houver mais de um demandante, as informagdes abaixo deverao ser preenchidas para cada
um dos demandantes; utilizar folhas anexas):

Numero (coloque “u” para unico):
Cddigo do demandante:

Idade no momento do ajuizamento:

( ) 0-2 anos ( ) 3-11 anos () 12- 18 anos ( )>ou=19 anos

( ) ndo informada

Sexo: () masculino ( ) feminino

Estado Civil: ( ) casado ( ) solteiro ( ) viuvo ( ) divorciado ( ) N/A

Profissao:

Escolaridade:

Naturalidade (cidade/estado):

Domicilio atual (bairro/cidade/estado):

Peso do demandante no momento do ajuizamento ¢ informado? ( ) Sim kg
( )Nao

1.2. Dados do representante do autor. ( ) Sem representante
Cddigo do representante do autor:
Grau de parentesco com demandante:
Sexo: () masculino ( ) feminino
Estado Civil: ( ) casado ( ) solteiro ( ) viuvo ( ) divorciado ( ) N/A
Profissao:

Escolaridade:

Naturalidade (cidade/estado):
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2. Peticao Inicial
2.1. Geral
Solicitacdo: () Férmula para fenilcetonuria
() Alimentos especiais:
() outros (citar abaixo):

O produto solicitado ¢ pedido:

() na forma genérica

() como marca comercial. Qual?
Se pedido como marca comercial, ¢ indicado motivo?

Confirmagao documental de doenca Fenilcetonuria esta anexada ao pedido?
( )Sim: ( ) Laudo/Declaragdao ( ) Exame (nivel de fenilalanina no sangue)
( ) Nao

Quantidade de latas de formula solicitadas:

( yanual ( )semestral ( )mensal ( ) outro:

( ) ndo informado

2.2. Prescricio

Data da primeira prescri¢ao:
() receituario SUS
() receituario particular
() ndo apresentou receita

Nivel de Fenilalanina que levou a prescrigao (mg/dL)

Especialidade médico prescritor:

() ndo informado

Prescricdo: () Férmula para fenilcetonuria
() Alimentos especiais:
() outros

Justificativa clinica/médica da prescri¢ao (se houver prescri¢ao de mais de um produto, indicar a
justificativa para cada um dos produtos; se necessario usar folha anexa):

() risco de morte

( ) melhora da qualidade de vida

( ) aumento da sobrevida

( ) auséncia de outras formas de tratamento;

() risco de desenvolvimento de retardo mental,

( ) ndo informado

( ) outros:
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Prescri¢do vinculada a institui¢do universitaria? () Sim ( ) Nao
A prescricao estd adequada?
) sim
) ndo. Motivo:
) os niveis de fenilalanina ndo exigem tratamento, de acordo com o Ministério da Saude
) a quantidade de formula solicitada ndo corresponde ao peso do paciente
) o tipo de férmula solicitada ndo corresponde a idade do paciente
) ndo tem prescri¢ao. Neste caso, preencher;
) ndo temos como afirmar, pois a seguinte variavel nao ¢ informada:

NN AN AN AN AN AN

() outro:

A quantidade solicitada estd adequada?
( )sim
() ndo. Motivo:
() os niveis de fenilalanina ndo exigem tratamento, de acordo com o Ministério

da Saude

() aquantidade de formula solicitada ndo corresponde ao peso do paciente

() o tipo de férmula solicitada ndo corresponde a idade do paciente

() ndo temos como afirmar, pois a seguinte variavel ndo ¢ informada:

() outro:
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10. ANEXOS
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ANEXO I - APROVACAO DO COMITE DE ETICA E PESQUISA DO HOSPITAL
DE CLINICAS DE PORTO ALEGRE

HCPA - HOSPITAL DE CLIiNICAS DE PORTO ALEGRE
GRUPO DE PESQUISA E POS-GRADUAGAO ; ’(H
COMISSAO CIENTIFICA E COMISSAO DE PESQUISA E ETICA EM SAUDESecretari!a Executiva
A
Presidéncia do HCPA
Projeto: 09-258 Reg. CONEP:

CAAE: 0229.1.001.000-09

Titulo: ACESSO E ADESAO AO TRATAMENTO DA FENILCETONURIA:
AVALIAGAO DA JUDICIALIZAGAO E DO IMPACTO MEDICO E
SOCIOECONOMICO PARA OS PACIENTES E SUAS FAMILIAS A PARA
O SISTEMA UNICO DE SAUDE NO RIO GRANDE DO SUL

O presente projeto de pesquisa foi submetido e aprovado nos colegiados vinculados
ao GPPG.

Pesquisador Responsavel:
IDA VANESSA DOEDERLEIN SCHWARTZ

Porto Alegre, 25 de janeiro de 2010.
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ANEXO II - APROVACAO DO COMITE DE ETICA E PESQUISA DO HOSPITAL
MATERNO INFANTIL PRESIDENTE VARGAS

Prefeitura Municipal de Porto Alegre
Secretaria Municipal da Satde
Hospital Materno Infantil Presidente Vargas

Porto Alegre, 06 de dezembro de 2010.

Ilmo (a) Sr. (a)
Paula Regla Vargas

Informamos que o projeto de pesquisa intitulado “Acesso e adesdo ao
tratamento da fenilcetonria: avaliagdo da judicializagdo e do impacto médico e socioeconomico
para os pacientes e suas familias para o sistema Unico de satde do Rio grande do Sul” do(a)
pesquisador(a) Paula Regla Vargas protocolado neste CEP sob n® 38/10, foi
Aprovado, pelo Comité de Etica em Pesquisa do HMIPV, em 06/12/2010
estando ética e metodologicamente adequado as Diretrizes e Normas
Regulamentadoras da Pesquisa envolvendo Seres Humanos - ( Resolugdo
196/96) - do Conselho Nacional de Salde.. Informamos que os autores deverdo
encaminhar relatdrios semestrais sobre o andamento do projeto, bem como
relatério final quando do término do mesmo.

Atenciosamente,

o/
, / /A i
Dr Ygor Arzeno Ferrao

Presidente do Comité de Etica em
Pesquisa/HMIPV

Av. Independéncia, 661 - Cep: 90035-076 - Porto Alegre-RS
Fone: (51) 3289.3000 - Fax: (51) 3226.9075



