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Resumo

Com o avan¢o da medicina, novas tecnologias vém sendo desenvolvidas pela Industria
Farmacéutica com o objetivo de proporcionar a erradicacdo de doencgas e/ou o aumento
significativo da qualidade de vida dos pacientes. Atualmente, os produtos de terapia
avancada (PTA) representados pelas categorias terapia celular avancada, engenharia
tecidual e terapia génica tém demonstrado grande potencial terapéutico, através de
resultados de estudos clinicos. Apesar da maioria dos estudos em andamento terem como
foco a oncologia, recentes lancamentos da industria tiveram como alvo as doencas raras. Além
destas areas terapéuticas, acredita-se que estas terapias poderdo ser aplicadas em outras
areas como doencas cronicas que atingem o Sistema Nervoso Central (SNC), como a
doenca de Alzheimer e de Parkinson e outras, como a hemofilia. Apesar de alguns paises
estarem realizando pesquisas e investimentos para o desenvolvimento dos PTAs, somente
uma pequena parcela destas encontram-se disponiveis como alternativa terapéutica. Ainda
gue existam expectativas que tais tecnologias sejam capazes de eliminar enfermidades
consideradas incuraveis, muito se discute quanto aos desafios em jogo para viabilizarem a
sua implementagdo nos sistemas de satde. Além dos desafios para a execucdo dos estudos
clinicos, padronizagdo do modelo de producéo e da regulacdo, existem incertezas quanto
a sua eficacia e seguranca no longo prazo, sendo necessario o desenvolvimento de
plataformas para o monitoramento dos pacientes, a fim de se obterem dados que
justifiquem a sua utilizacdo, bem como estudos de custo-efetividade e determinacdo de
medidas de eficacia. Uma vez que os valores individuais das PTAs sdo elevados e, em
contrapartida, o orcamento em salde dos paises é limitado, estudos de mundo real serdo
fundamentais para se discutir sobre uma estratégia de financiamento com o foco em uma
estrutura de valor compartilhado. O objetivo deste trabalho foi investigar na literatura
estudos relacionados aos custos e riscos financeiros aos governos com a implementacao
das terapias génicas e celulares em doengas raras no setor publico. Este método foi
realizado a partir de uma revisdo integrativa e sistematizada da literatura com o propésito
de direcionar o pesquisador a pratica, se respaldando de embasamento cientifico. Em Esta
metodologia consiste em sintetizar as pesquisas disponiveis em bancos de dados sobre o
tema escolhido, analisar criticamente os resultados de busca e decidir pela incluséo ou
exclusdo dos artigos cientificos relacionados. A revisao foi iniciada a partir da pergunta de
pesquisa, definida como “O que a literatura cientifica apresenta sobre os desafios de
implementacdo das terapias génicas e celulares no setor publico, com foco nas doengas
raras, bem como os seus custos e riscos financeiros aos governos?”. A pergunta serviu como
base para a definicdo dos descritores de interesse nas plataformas http://decs.bvs.br/ -
Descritores em ciéncias da salde, e da plataforma Mesh https://meshb.nlm.nih.gov/ -
Medical Subject Headings. A busca e selecdo dos artigos cientificos utilizou os descritores
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relacionados ao tema de pesquisa. Dos resultados obtidos, os descritores foram
combinados em polos a fim de se construir a sintaxe da pesquisa de tal maneira, que fosse
possivel obter os resultados de forma abrangente, sistematizada e reprodutivel. Os polos
foram divididos em fendmeno, populacdo e contexto, dialogando com a pergunta de
pesquisa. Dentro de cada polo, adotou-se os operadores booleanos “OR” com o objetivo
de expandir a busca dos artigos. Por outro lado, com a utilizagdo do operador booleano
“AND", os resultados foram restritos e mapeados estrategicamente para a obtenc¢ao dos
resultados de interesse, relacionados ao tema do estudo. A busca bibliogréfica foi realizada
no portal Biblioteca Virtual em Sadde (BVS) - http://bvsalud.org/, Pubmed -
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/ e através do Portal de Peridédicos da CAPES, foram
acessados as bases de dados Scopus — https://www.scopus.com/ e Embase - https://www-
embase.ez67.periodicos.capes.gov.br/. Através da aplicacdo do operador booleano "AND
, foi obtida a sintaxe final composta pela conexdo dos pdlos fendmeno, contexto e
populacdo: mh:(mh:(mh:("Terapia Genetica” OR '"Imunoterapia Adotiva’)) AND
(mh:(mh.("Doencas raras” OR "humanos” OR "medicina estatal” OR "assistencia de saude
universal” OR "programas nacionais de saude” OR "politica de saude” OR "sistema unico de
saude"” OR "cobertura do sequro de saude” OR "programas governamentais” OR "Acesso
universal aos servicos de saude” OR "Estrategias para Cobertura Universal de saude” OR
"Ensaios clinicos como Assunto” OR "Parcerias Publico-privadas”))) AND (mh:(mh.("Custos e
analise de Custo” OR "Analise custo-beneficio” OR "Custos de medicamentos” OR "Custos de
Cuidados de Saude" OR "Participacao no Risco Financeiro" OR "Avaliacao de Resultados em
cuidados de saude” OR "Mecanismo de reembolso”))). Através do método de busca
adotado, obteve-se 77 artigos na BVS, 1374 na Pubmed, 194 no Scopus e 1110 no Embase. Foram
extraidos artigos que abordavam os aspectos financeiros e cientificos das terapias génicas
e celulares, no ambito dos sistemas de salde, resultados de estudos clinicos, eventos
adversos, bem como aspectos de producdo e regulacdo destes produtos. Os critérios de
exclusdo consistiam em publica¢cdes além dos ultimos 10 anos, os idiomas nas linguas
inglesa, portuguesa e espanhola. Para evitar a duplicidade de artigos, foi utilizado o
programa Zotero. Ao final, foram selecionados até o momento 34 artigos para leitura na
integra e destes 34, foram adicionados 6 artigos da literatura cinzenta como complemento
ao conteldo do trabalho. Os demais resultados encontrados foram excluidos por ndo
apresentarem tematica direta com a pesquisa proposta. Como consideragdes finais, nota-
se o interesse da indUstria farmacéutica na medicina personalizada, através do lancamento
dos produtos de terapia avancada (PTA). Estas terapias se mostraram eficientes em doengas
raras e apesar dos Ultimos lancamentos terem sido para esta populacdo, a maioria dos
estudos clinicos em andamento tém como foco a oncologia e deverdo ser comercializados
em breve. Ndo obstante, foram observados diversos incentivos governamentais para o seu
desenvolvimento. Todavia, devido ao seu valor individual, muito tém se discutido entre
agéncias de ATS e os fabricantes, possiveis modelos de financiamento para promocao do
acesso, e o modelo que mais tém se destacado é o de compartilhamento de risco, adotado
em alguns paises da Europa. Além do aspecto financeiro, também se observou a
importancia da harmonizacdo entre as agéncias regulatérias para a aprovacdo destas
terapias, bem como a padronizacdo dos estudos clinicos e métodos de producéo.
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