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<Carta ao Candidato>

DOENCAS RARAS NO BRASIL:
O QUE PRECISA MUDAR.

Prioridades para as politicas publicas
do SUS a partir das Elei¢cdes 2026



Ao Senhor Candidato,

O Instituto de Desenvolvimento Nacional da Alianga pela Saude — iDNA Saude — apresenta esta agenda como contribuigcéo
técnica, institucional e suprapartidaria ao debate publico das eleicdes de 2026. O Instituto atua na articulacdo de
conhecimento, didlogo e propostas para o fortalecimento das politicas de salde de saude, aproximando gestores,
profissionais, pesquisadores, organizagdes de pacientes e sociedade civil em torno de solugbes aplicaveis e mensuraveis.

Este documento foi elaborado a partir das demandas apresentadas e sistematizadas durante o 3° Férum Brasileiro de
Doencas Raras e Negligenciadas, realizado em 12 de maio de 2026, e também considera a Politica Nacional de Atengéao
Integral as Pessoas com Doengas Raras de 2014 e os marcos publicos do Sistema Unico de Saude (SUS).

A proposta é simples: transformar direitos ja reconhecidos em uma jornada de cuidado que funcione em toda a Rede de
Atencédo a Saude, desde a Atencdo Primaria a Saude até a média e a alta complexidade.

Estima-se que cerca de 13 milhdes de brasileiros vivam com alguma doenca rara, segundo referéncia publicada pela
Organizagdo Mundial de Saude (OMS). O Ministério da Saude informa a existéncia de 62 Protocolos Clinicos e Diretrizes
Terapéuticas (PCDT) voltados para doengas raras, mas reconhece que muitas condi¢gdes ainda ndo contam com protocolo
préprio. Esses dados revelam a dimensé&o da responsabilidade publica: ndo basta habilitar servigos ou incorporar tecnologias;
€ necessario garantir diagnoéstico, tratamento, reabilitagéo, financiamento e continuidade do cuidado.

Seis compromissos para uma politica de doencas raras

1. Garantir rastreamento, prevencao de doencas e diagnéstico precoce
O compromisso que solicitamos: assegurar o cumprimento integral da Lei n® 14.154/2021 e do ciclo completo do Teste do Pezinho —
coleta, processamento, resultado, busca ativa, confirmagdo diagndstica, encaminhamento, inicio do tratamento e seguimento. O
rastreamento nao pode terminar na coleta nem deixar familias sem resposta.

Duas ag¢6es prioritarias:

1.1. Criar um painel publico de acompanhamento da triagem neonatal, com indicadores por estado e municipio e planos
de corregdo para perdas, atrasos e falhas de busca ativa. A Atengédo Primaria a Saude (APS) deve ser responsavel pela
comunicagao com a familia, pelo acompanhamento dos casos positivos e pela articulagdo com os servigos de referéncia.

1.2. Implantar uma estratégia de prevencido de doengas na APS, com capacitagdo para reconhecer sinais de alerta em
criangas, adolescentes e adultos, acompanhar familias em risco, orientar gestantes e puérperas e encaminhar precocemente
para investigagdo especializada. Prevenir, neste campo, significa evitar complicagdes e incapacidades decorrentes do
diagnostico tardio.

2. Organizar uma rota diagndstica para todas as idades
O compromisso que solicitamos: fazer com que nenhuma pessoa permanega anos sem hipotese diagnéstica, especialmente adultos
com sintomas persistentes, progressivos ou multissistémicos. A APS deve reconhecer e encaminhar; a média complexidade deve
investigar; a alta complexidade deve confirmar o diagnéstico, oferecer aconselhamento genético e definir o plano de cuidado.

Duas ag¢ées prioritarias:

2.1. Implantar rotas regionais de diagndéstico, com sinais de alerta, critérios de prioridade clinica, regulagéo transparente,
acesso a exames especializados e contrarreferéncia obrigatéria para a equipe que acompanha o paciente.

2.2. Criar um Registro Brasileiro de Doengas Raras, interoperavel, protegido pela LGPD e orientado a assisténcia, para
acompanhar suspeita, diagnostico, tratamento, reabilitagdo, eventos adversos, desfechos e vazios territoriais. O registro deve
apoiar planejamento, pesquisa e avaliagao das politicas, com participagao dos pacientes na governanga.

3. Assegurar tratamento integral e continuo
O compromisso que solicitamos: garantir que tratamento nédo seja entendido apenas como medicamento. A linha de cuidado deve incluir
terapias medicamentosas e ndo medicamentosas, reabilitagdo, saude mental, nutricdo, cuidados paliativos, atengdo domiciliar, suporte a
familia e coordenagéo entre APS, média e alta complexidade.

Duas ag¢ées prioritarias:
3.1. Transformar Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas (PCDT) em linhas de cuidado financiadas e executadas,
com fluxo de acesso, responsavel clinico, dispensagao regular, monitoramento, contrarreferéncia e revisao periodica. Para

condi¢cdes sem PCDT proprio, devem existir diretrizes transitorias transparentes, baseadas em evidéncias, com equipe
multidisciplinar e participagao social.

3.2. Implantar uma rede regional de salas qualificadas de aplicagao e infusdao de medicamentos, vinculadas a servigos
habilitados, com equipe treinada, rastreabilidade, protocolos de emergéncia, observagado e retaguarda hospitalar. A Nota
Técnica n° 24/2025 do Ministério da Saude reforga a necessidade de estrutura hospitalar, suporte avangado a vida, equipe
multidisciplinar e acompanhamento apods terapias avangadas.
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4. Criar financiamento compativel com a jornada do paciente
O compromisso que solicitamos: instituir financiamento especifico e previsivel para a linha de cuidado de doencas raras. A baixa
prevaléncia de cada condi¢do nédo reduz a complexidade assistencial nem o custo social da auséncia de cuidado.

Duas agoes prioritarias:

4.1. Criar um componente de financiamento da linha de cuidado, com cofinanciamento entre Unido, estados e municipios
e critérios de equidade regional. O recurso deve cobrir diagndstico, equipe multiprofissional, medicamentos, salas de
aplicagao, reabilitagdo, atengédo domiciliar, transporte sanitario, monitoramento e coordenagao do cuidado.

4.2. Adotar compras e acordos de acesso gerenciado para tecnologias de alto impacto, com negociacéo de precos,
compras parceladas, pagamento condicionado a resultados e compartilihamento de risco, sempre com contratos publicos,
registros longitudinais, auditoria, transparéncia e protecao do interesse publico.

5. Garantir reabilitagao, autonomia e continuidade do cuidado
O compromisso que solicitamos: oferecer reabilitagdo desde o diagndstico, e ndo somente depois da perda funcional. Para as pessoas
com doencas raras, reabilitar & preservar mobilidade, comunicacéo, alimentac&o, autonomia, participacdo social e qualidade de vida ao
longo de todo o ciclo de vida.

Duas agoes prioritarias:

5.1. Garantir plano individual de reabilitagdo, articulando fisioterapia, fonoaudiologia, terapia ocupacional, psicologia,
farmacéutico, nutricdo, enfermagem, assisténcia social, psicélogo, tecnologia assistiva e cuidados paliativos conforme a
necessidade de cada pessoa.

5.2. Implantar uma rede de transicdo e cuidado compartilhado, com alta responsavel, contrarreferéncia e
acompanhamento de adolescentes e adultos entre Centros Especializados em Reabilitacdo, APS, atencdo especializada e
domicilio. Nenhum paciente deve perder o cuidado ao mudar de municipio, servico de saude ou faixa etaria.

6. Promover inovagao responsavel, pesquisa e acesso sustentavel
O compromisso que solicitamos: tratar inovacdo como instrumento para ampliar o acesso e melhorar resultados, e ndo apenas como
sinénimo de terapia de alto custo. Doencas raras exigem pesquisa clinica, dados de histéria natural, registros, tecnologias assistivas,
producgéo de evidéncias de mundo real e novos modelos de organiza¢do do cuidado.

Duas agoes prioritarias:

6.1. Criar um programa permanente de pesquisa e inovagdo em doencgas raras, com chamadas multicéntricas para
universidades, hospitais de ensino, Fiocruz, servicos habilitados, empresas e organizagbes de pacientes. Devem ser
priorizados diagnéstico, gendmica, histéria natural, pesquisa clinica, terapias avangadas, reabilitacdo e tecnologias assistivas,
com participagdo dos pacientes na definigdo dos desfechos relevantes.

6.2. Modernizar a avaliagédo de tecnhologias em saide e o acompanhamento regulatério, considerando as peculiaridades
das doengas de baixa prevaléncia sem reduzir os requisitos de seguranga. E necessario integrar Agéncia Nacional de
Vigilancia Sanitaria (Anvisa), Comissado Nacional de Incorporagdo de Tecnologias no Sistema Unico de Saude (Conitec),
registros clinicos e servigos do SUS, ampliar o uso de dados de mundo real, estabelecer planos de evidéncia pds-uso e avaliar
tecnologias com decisdes condicionadas a resultados quando tecnicamente justificavel.

O que esperamos do Senhor Candidato

Solicitamos que estas propostas sejam consideradas em seu programa e convertidas em compromissos publicos, com
responsaveis, cronograma, orgamento, metas anuais e transparéncia dos resultados. Também solicitamos a manutengéo de
um canal permanente de dialogo com pacientes, familias, profissionais, pesquisadores, fornecedores e gestores, para que a
politica seja acompanhada e aperfeigoada com base na experiéncia real de quem utiliza e faz o SUS.

A prioridade n&do deve ser apenas anunciar novas normas, servigos ou tecnologias. O resultado esperado é concreto: reduzir
o tempo até o diagnéstico, assegurar o inicio e a continuidade do tratamento, ampliar a reabilitagao, diminuir desigualdades
regionais, evitar perdas no seguimento e permitir que cada pessoa saiba onde buscar atendimento, quem coordena seu
cuidado e qual sera o préoximo passo.

O iDNA Saude coloca-se a disposi¢do para colaborar tecnicamente com o poder publico na construgédo, implementagéo e
monitoramento dessas solugdes, respeitando a ciéncia, a participagdo social, a sustentabilidade do SUS e os principios da
universalidade, integralidade e equidade

Atenciosamente,
Instituto de Desenvolvimento Nacional da Alianca pela Satide — iDNA Saude

iDNéﬂ:ﬁde

www.idnasaude.org.br
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Este documento é resultado do 3° Férum Brasileiro de Doengas Raras e Negligenciadas, realizado com o apoio de:
BioMarin - Pfizer - Johnson & Johnson - Novartis - Alnylam - Teva - Knight - Takeda
O conteudo é de responsabilidade exclusiva do iDNA Saude.
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