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Resumo
Hemofilia é uma condição hematológica rara e seu tratamento é alvo de inovação terapêutica. 
No encontro entre necessidades do paciente, condutas do clínico e orientação do gestor de saúde, 
surge o conflito: o protocolo é um mínimo ou um máximo terapêutico? As decisões clínicas em debate 
com a alocação de recursos levam à discussão sobre equidade nessas situações-limite. O método do 
presente estudo é compreensivo, mediante análise bioética de 14 decisões judiciais acerca do acesso 
ao tratamento de hemofilia. As decisões de garantia de acesso aos tratamentos pressupõem vincula-
ção ética com o paciente; a clínica conserva uma dimensão de equidade ao permitir que o tratamento 
seja singular e as doses previstas em protocolo sejam sugestões e não limites. Do ponto de vista ético, 
estas são expressões de justiça, de precaução e de consideração dos interesses do paciente.
Palavras-chave: Doenças raras. Hemofilia A. Bioética. Equidade.

Resumen
Equidad en situaciones límite: acceso al tratamiento para personas con hemofilia
La hemofilia es un trastorno hematológico raro, cuyo tratamiento es objeto de innovación terapéutica. 
Ante las necesidades del paciente, la conducta del clínico y la orientación del gestor de salud, surge el 
conflicto: ¿el protocolo es un mínimo o un máximo terapéutico? Las decisiones clínicas en debate con la 
asignación de recursos plantean la discusión sobre la equidad en estas situaciones límite. Este estudio 
se basa en el método comprensivo a través de un análisis bioético de 14 decisiones judiciales sobre el 
acceso al tratamiento de la hemofilia. Las decisiones para garantizar el acceso a los tratamientos suponen 
un vínculo ético con el paciente; la clínica mantiene una dimensión de equidad al permitir que el trata-
miento sea único y las dosis previstas en el protocolo sean sugerencias y no límites. Desde el punto de 
vista ético, estas son expresiones de justicia, de precaución y consideración de los intereses del paciente.
Palabras clave: Enfermedades raras. Hemofilia A. Bioética. Equidad.

Abstract
Equity in limit situations: access to treatment for people with hemophilia
Hemophilia is a rare hematological condition and its treatment is the target of therapeutic innovation. 
In the meeting between patient needs, clinician conducts and guidance from the health manager, 
a conflict arises: is the protocol a therapeutic minimum or maximum? Clinical decisions under discussion 
with the allocation of resources lead to the discussion about equity in such limit situations. The method 
of the present study is a comprehensive bioethical analysis of 14 legal decisions about the access to 
hemophilia treatment. Decisions to guarantee access to treatments presuppose ethical link with the 
patient; the clinic retains a dimension of equity by allowing the treatment to be unique and the doses 
provided for in the protocol are suggestions and not limits. From an ethical point of view, these are 
expressions of justice, precaution and consideration of a patient’s interests.
Keywords: Rare diseases. Hemophilia A. Bioethics. Equity.
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A hemofilia é uma condição genética, crônica e 
rara, caracterizada por alteração no sistema de coa-
gulação do sangue que gera permanente risco de 
hemorragia espontânea 1. O tratamento se dá pela 
reposição de fator de coagulação (FC VIII ou FC IX), 
a fim de evitar sangramentos e, cumulativamente, 
sequelas que afetam atividades diárias e a quali-
dade de vida das pessoas afetadas 2.

A chance de ocorrerem sangramentos graves 
ou em órgãos vitais torna permanente a neces-
sidade de vigilância. Por isso o cotidiano das 
pessoas com hemofilia (PCH) é marcado pela 
recomendação de observar certos “limites físi-
cos” em nome da integridade, impelindo a adoção 
de um conjunto de técnicas corporais restritivas, 
estratégias de alerta (a “aura” da hemorragia) e 
rituais de autocuidado 3,4.

Pessoas com doenças raras, como a hemofilia, 
relatam longos itinerários terapêuticos 5. A jornada 
do adoecimento e a busca por cuidados em saúde 
estabelece, a seus andarilhos, linguajar e condutas 
próprios; gera expectativas sobre formas de vida de 
quem é diagnosticado; prescreve comportamentos; 
institui códigos e jurisdição específicos; cria comu-
nidades de iguais que buscam, na troca de seu sen-
tipensar e suas experiências, um bem viver 6. A vida 
de uma PCH é atravessada por histórias familiares 
de sofrimento, estigma e injustiça social 7,8. Seringas, 
agulhas, crioprecipitado, inibidores, entre tantos 
procedimentos e artefatos técnicos, se convertem 
numa liturgia diária ou semanal de aplicação de 
fator de coagulação (FC) que garante não sangrar 9.

Ao longo das últimas décadas, o tratamento 
da hemofilia variou de transfusões totais de san-
gue e reposição de FC até a possibilidade recente 
de terapia gênica 10,11. A tendência de incorporar 
inovações terapêuticas e as mudanças nos proto-
colos clínicos para a atenção integral à saúde da 
PCH oferecem um registro histórico e sociotécnico 
peculiar. Isso permite acompanhar parte da 
revolução biotecnológica em saúde e fornece 
um panorama da relação entre os movimentos 
sociais pelo direito à saúde e a biotecnociência.

Os aspectos simbólicos da hemofilia – sua rela-
ção com o sangue – e questões concretas de viver 
com essa condição hematológica rara remetem 
à necessidade de sentipensar – articular raciocí-
nio e sentimentos – o adoecimento, uma vez que 
este é um aspecto importante e singular da vida 
humana. Pôr em interação razão e emoção pode 

ajudar a lidar com o diagnóstico e a elaborar a 
própria condição, o que por vezes implica situar-se 
num lugar existencial solitário. Uma abordagem 
sentipensante pode proporcionar condições para 
que a pessoa consiga dar significado aos proces-
sos que reconfiguram seu corpo, produzem expe-
riências e memórias, modificam comportamentos 
e transformam dinâmicas sociais 12.

Sentipensar o diagnóstico situa a pessoa entre 
a percepção individual da dor e da alteração no 
corpo, passando pelo crivo da determinação 
objetiva da natureza da lesão, do prognóstico e 
da terapêutica. Esse processo é perpassado por 
apreensões subjetivas e intersubjetivas da enfermi-
dade, seja pelo corpo individual, seja pelo social, 
e há boas introduções ao tema 12,13. O recorte 
deste artigo se refere à hemofilia e às doenças 
raras, um conjunto diverso de condições que têm 
ganhado destaque pela complexidade temática 14,15.

No caso da hemofilia, a raridade e os modelos 
vigentes de cuidados de saúde reforçam a neces-
sidade de compreender como a pluralidade de 
respostas orgânicas, percepções, pensamentos, 
sentimentos, sensações e emoções nos espaços de 
interface cuidador/cuidado afeta uma possível des-
crição objetiva dos itinerários. Questões bioéticas 
concernentes ao acesso a tecnologias de cuidado 
para hemofilia reforçam o aspecto conceitual 
de fronteira – trata-se de um boundary object – 
que pode ser sentipensado. A proposta deste artigo 
é aplicar essa concepção de sentipensar na análise 
da equidade em situações-limite, particularmente, 
sobre a questão do acesso singular a tratamento 
medicamentoso preventivo para PCH.

É importante entender que a reposição pro-
filática de FC é o standard of care para a PCH 16. 
Segundo Ar, Baslar e Soysal, os atuais regimes de 
profilaxia de dose fixa com base no peso são efi-
cazes; no entanto, eles não têm flexibilidade e 
geralmente falham em atender às necessidades 
e expectativas individuais dos pacientes e desen-
volvimentos recentes no tratamento da hemofilia 
oferecem novas oportunidades para uma profilaxia 
mais personalizada 17. Avanços biotecnológicos têm 
permitido substituir hemoderivados por medi-
camentos biológicos, mas sua incorporação em 
sistemas de saúde requer o estabelecimento de 
protocolos padronizados, cujo alvo é o “paciente 
médio”, um ente estatístico derivado de medidas 
epidemiológicas das formas de tratamento.
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Os tratamentos para hemofilia têm sido dispen-
sados para esse “paciente médio hipotético”, o que 
permite planejamento e adequação da logística de 
aquisição/distribuição de medicamentos e ordena-
mento financeiro por parte do gestor do sistema 
de saúde. Mas, no espaço clínico, esse quadro se 
confronta com a lógica de administração individua-
lizada de medicamento.

A customização do tratamento responde à neces-
sidade direta do paciente e a estimativa de dose 
per capta de medicamento se liga às lógicas de ges-
tão implicadas nas relações entre Estado e mercado. 
Nesse contexto, ao menos três perspectivas intera-
gem: a orientação do gestor do sistema de saúde, 
a conduta do clínico e a necessidade do paciente. 
Assim se conforma uma situação-limite: o protocolo 
é um máximo ou um mínimo terapêutico?

Método

A bioética é uma ética da vida e da saúde, 
e se ocupa da vida moral como é praticada, 
não (apenas) como é teorizada 18. Enquanto ética 
aplicada, busca resolver problemas práticos nos 
campos biomédico, biotecnológico, sanitário, 
social e ambiental, em situações persistentes ou 
emergentes, por meio da consideração dos elemen-
tos que compõem determinado conflito e mediante 
análise de pressupostos e desdobramentos do 
processo de tomada de decisão nessa situação. 
Considerando que há muita discussão na literatura 
acerca de qual seria a vocação metodológica da 
bioética 19-25, nesta pesquisa busca-se harmonizar 
pressupostos de uma bioética empírica com corren-
tes de pensamento trabalhadas na Cátedra Unesco 
de Bioética da Universidade de Brasília (UnB).

São três as dimensões que precisam ser alcan-
çadas no processo de pesquisa em bioética 18:
1. Condição verídica: o processo de pesquisa deve 

tentar garantir que a questão ética pesquisada 
seja genuína e autêntica, enquadrada em ter-
mos da maneira como é vivida e negociada na 
prática por atores morais, em vez de construída 
em abstrato por um teórico moral;

2. Condição realista: o processo de pesquisa 
deve tentar garantir que a análise atenda às 
circunstâncias nas quais os atores morais se 
encontram e presta a devida consideração a fa-
tores que podem restringir ou limitar as ações 
ou escolhas disponíveis para os atores;

3. Condição pragmática: o processo de pesquisa 
deve tentar gerar conclusões e/ou soluções para 
os problemas normativos que sejam suficiente-
mente respeitosas e que envolvam as preocupa-
ções e questões das partes interessadas, de forma 
que possam ser aceitas e implementadas.
A abordagem metodológica que aqui se propõe 

é socialmente situada e compreensiva, trazendo 
conhecimentos, elementos, percepções e asserções, 
com base na proximidade e vivência do fenômeno 
sentipensado. Trata-se de uma análise bioética de 
situação – não puramente casuística/comparativa 
ou detida em objeções de consciência ou confli-
tos morais particulares 26 –, na qual são pondera-
das as multidimensões da situação de conflito, 
resguardando um esforço de harmonização entre 
ontologias, epistemologias e frameworks teóricos 18.

O primeiro passo do processo se refere à 
identificação da natureza do problema bioético 
(emergente ou persistente 27), isto é, a observação 
sentipensante da situação que se põe para aná-
lise. Nesse instante assume-se que o conflito de 
interesses existe e faz sentido, ou seja, que há um 
conflito moral que pode ser descrito e para o qual 
são possíveis respostas ou proposições (no caso 
de dilemas). Nessa etapa, é necessário descrever 
o contexto da questão moral posta em evidência, 
com a verificação da realidade (complexa e con-
creta 28) e dos indicadores (sociais, sanitários, 
epidemiológicos etc.) disponíveis.

O processo de pesquisa respeitou o fato de que 
as discussões em bioética têm caráter interdisci-
plinar. Assim foi estabelecido que os elementos 
que compõem a questão ética a ser investigada 
também são atravessados por essa característica, 
isto é, são objetos de fronteira. O tópico escolhido, 
nesta pesquisa, foi o acesso a tratamento para 
hemofilia e os descritores relativos à bioética são: 
1) numa dimensão macrobioética: responsabilidade 
social e justiça em saúde; e 2) numa dimen-
são microbioética: vulnerabilidade, justiça – 
como fairness, assumindo-se certa dimensão 
intraduzível dessa palavra, que corriqueiramente 
tem sido entendida como equidade –, regra do 
resgate e princípio do não abandono. Buscaram-se 
também, de forma concatenada, os termos hemo-
filia, profilaxia, tratamento e bioética, em inglês e 
português, nas bases MEDLINE e SciELO.

Essa etapa tem uma dimensão narrativa, em que 
se pode fazer oitiva de pessoas, grupos, instituições 
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e até mesmo objetos ou artefatos que possuam 
agência no mundo. Manchola-Castillo e Garrafa 29 e 
Manchola Castillo e Solbakk 30 enumeram caminhos 
para a coleta da narrativa e Manchola apresenta a 
perspectiva adotada neste trabalho:

Nussbaum destacou em vários de suas obras que 
os elementos narrativos, em alguns momentos 
gerados pelo método socrático, podem enrique-
cer o julgamento moral, ao produzir emoções 
como empatia e compaixão nos atores que deci-
dem. Segundo a autora, esses elementos podem 
resultar em decisões morais mais ricas, em que 
são levadas em conta as diversas nuances que 
as histórias – ao contrário de simples casos ou 
relatos – incluem, entre outras: cenários, tempos, 
personagens, tradições, sentimentos, valores e 
diversos princípios 31.

A fim de captar outras vozes envolvidas na ques-
tão dos conflitos no acesso ao tratamento de hemo-
filia, e entendendo que esse tema envolve o pro-
cesso de tomada de decisão, em âmbitos da saúde 
que transcendem a clínica, foi necessário conduzir a 
pesquisa no âmbito de instituições voltadas a essa 
finalidade. Assim, buscou-se outro espaço em que 
o conflito é aparente: o Poder Judiciário. Foram 
coletadas decisões de tribunais locais e superio-
res, numa inicial análise dos processos presentes 
no sistema judicial (Natjus e website do Conselho 
Nacional de Justiça – CNJ), a partir de documentos 
disponíveis nos sítios eletrônicos das instituições.

A Portaria 725/2018 32, da Secretaria de Estado 
de Saúde do Distrito Federal (SES-DF), pode ser 
elencada como um ponto de partida normativo. 
Também foi realizada pesquisa jurisprudencial na 
base de dados do Tribunal de Justiça do Distrito 
Federal e dos Territórios (TJDFT) e no Tribunal 
Regional Federal da 1ª Região (TRF1) – circunscrição 
do DF –, sem inclusão das bases de dados dos tribu-
nais superiores, com uso das palavras-chave hemo-
filia, medicamento, medicação e fornecimento. 
Foram excluídos temas penais e previdenciários.

O segundo passo da análise corresponde a 
trazer para o âmbito do sentipensar as possíveis 
respostas ou proposições a serem apresentadas 
para dirimir o conflito ético. Sentipensamento é 
um termo coletado da sabedoria popular colom-
biana pelo sociólogo Borda 33 e por Galeano 34, 
sendo repercutido por Santos 35 e Moraes e Torre 36:

Na cultura do Caribe colombiano, e mais especi-
ficamente na cultura ribeirinha do rio Grande de 
La Magdalena, que transporta suas águas até o 
Oceano Atlântico, o homem-tartaruga que sabe ser 
aguentador para enfrentar reveses na vida e para 
superá-los, que na adversidade se recolhe para em 
seguida voltar à existência com a mesma energia de 
antes, é também o homem Sentipensante que com-
bina razão e amor, corpo e coração, para se livrar 
de todas as (más) formações que quebram essa 
harmonia e para dizer a verdade, tal qual descreve 
Eduardo Galeano no Livro dos Abraços, em homena-
gem aos pescadores da costa colombiana 33.

Essa é, portanto, a integração sentir-pensar-agir, 
processo cognitivo-emocional incorporado que 
está em forte contraste com o “desprendimento 
desencarnado” e abstrato do racionalismo car-
tesiano. De certa forma, é um fortuito encontro 
entre a sabedoria popular e as novas perspectivas 
aportadas pelas neurociências, pondo em evi-
dência que diferentes epistemologias, em certas 
circunstâncias, podem coexistir e dialogar.

Trata-se de revisitar as narrativas e fazer um exer-
cício de compreensão da natureza dos argumentos 
dos diferentes agentes, atentando-se para quais 
normas, virtudes, princípios e valores foram evoca-
dos no processo. Damásio, por exemplo, afirma que 
não somos máquinas de pensar, somos máquinas de 
sentir que pensam 37. Estes pensamentos encontram 
ecos em textos de outros autores 30,38,39.

Nessa etapa, aspectos simbólicos, técnicos, 
políticos, econômicos, históricos e sociais podem 
se tornar vetores de análise, por constituírem 
o contexto complexo e concreto no qual se dá o 
conflito moral. É possível evocar instrumentos, 
normativas e teorias, como por exemplo a 
Declaração Universal sobre Bioética e Direitos 
Humanos (DUBDH), para auxiliar na organização 
de uma possível resposta ao conflito.

Nesse processo, não se deve desconside-
rar aspectos subjetivos do conflito que podem 
afetar os envolvidos, como sentimento de injus-
tiça, temor, abandono ou inconformismo com a 
situação-problema. Isto é, não se assume a falsa 
dualidade razão-sentimento. O raciocínio moral 
é sempre implicado ou situado e envolve um 
balanço entre razão e emoções morais, ainda que 
certas escolas de pensamento ético insistam numa  
proposta de arregimentação exclusiva da razão.
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Por fim, buscam-se elementos teóricos e argu-
mentos por meio dos quais se justifica a decisão 
ética formulada, em articulação com a realidade 
concreta do sistema-mundo, com certo grau de 
conceitualização abstrata e experimentação ativa. 
Isso permitirá verificar se o conjunto de avaliações 
ou julgamentos éticos alcançados são pertinentes 
na resolução da situação de conflito.

Desenvolvimento

Situação-limite
Em 1976, no discurso de abertura de um con-

gresso mundial de hemofilia, o hematologista Ilsley 
Ingram afirmou: a história da hemofilia mostra a 
mente humana tentando definir e abranger um 
misterioso e fascinante fenômeno; e, também, 
o coração humano, respondendo ao desafio de 
repetidas adversidades 40.

Essas adversidades são as situações-limite. 
Trata-se de um conceito polissêmico, mas alguns 
autores dão pistas de como é possível articulá-lo 
com a questão da equidade no acesso aos trata-
mentos para hemofilia. No senso comum, é aquela 
situação em que se vivenciam experiências dife-
rentes daquelas decorrentes de situações ordiná-
rias ou corriqueiras. Para Berlinguer, como aponta 
Garrafa 41, os avanços biotecnocientíficos trazem 
questões morais que se situam na fronteira, isto é, 
as inovações tecnológicas no campo biomédico 
(situações emergentes) desafiam certas concepções 
e normas vigentes, conformando situações-limite.

Para Freire 42, tais situações se referem às condi-
ções históricas que impedem as pessoas de terem 
liberdade e resultam em grandes assimetrias 
socioeconômicas. O termo situação-limite tem 
uma conotação existencial (morte, sofrimento, 
luta, culpa) decorrente de certas circunstâncias da 
vida, como apontam Thornhill, Miron e Jaspers 43. 
Silva, assumindo que no plano da decisão ética, 
os fatores objetivo e subjetivo não podem ser com-
pletamente separados, pondera:

A situação-limite configura-se sempre pela insuficiên-
cia do valor, mas, repita-se, essa insuficiência não é 
intrínseca ao próprio valor em si mesmo; ela aparece 
quando a singularidade dramática da situação em 
que o sujeito está envolvido o leva a questionar o 
valor, e a ver que aquilo que o valor representa em 
termos de bem não coincide com a melhor escolha 44.

O autor salienta que, no plano da decisão ética, 
os fatores objetivo e subjetivo não podem ser 
completamente separados, e que não podemos 
eleger apenas um deles como fundamento das 
opções 44, mas é preciso alcançar uma terceira via, 
ponderando momentos em que muitas vidas valem 
o sacrifício de algumas; há momentos em que o 
sacrifício de uma vida não se justifica pela salvação 
de muitas 44. Parte da tensão ética que atravessa 
o problema elencado se relaciona ao exposto: 
como a situação singular e o limite que vive uma 
PCH, ao tentar acessar o tratamento, se converte 
num conflito de justiça distributiva e coloca em 
oposição vidas identificadas e vidas estatísticas 45.

Tais perspectivas podem compor o seguinte 
panorama de análise: as PCH conseguem usufruir 
de novos tratamentos que tenham impacto positivo 
em sua qualidade de vida, mas há condicionantes e 
determinantes clínicos, éticos, sanitários, sociais e 
econômicos que compõem a complexa equação de 
acesso ao novo medicamento 46. Os ciclos de ino-
vação, decorrentes do avanço biotecnocientífico, 
impõem um ritmo acelerado às interações entre 
profissionais de saúde, pacientes e indústria de 
medicamentos, gerando expectativas de efeitos 
positivos dos novos medicamentos, demandas por 
atualização de protocolos e pressão nos sistemas 
de saúde, que precisam readequar orçamentos e 
processos de aquisição e dispensação.

Nesse contexto, o gestor tende a pensar em 
escassez de recursos e em métricas utilitaristas – 
custoefetividade, por exemplo 47. E o paciente 
requer acesso ao medicamento não apenas para 
evitar sequelas ou para não morrer prematura-
mente, mas para poder viver com qualidade até o 
fim de uma vida humana de duração normal.

Deve-se destacar os motivos que trazem a 
questão da qualidade de vida para esta discussão. 
A hemofilia é uma condição genético-hereditária 
que afeta, primariamente, o sexo masculino e, 
por ser uma “doença do sangue”, com todos os 
símbolos implicados neste fato, submetem as 
famílias afetadas a dinâmicas de cuidados pecu-
liares. Estas se impõem pelo “medo de sangrar”, 
com novos limites aos meninos, que, em nossa 
sociedade, são cobrados a representar papéis mas-
culinos “fortes” e/ou “temerários” 48,49.

Com isso, é estabelecido um limite silenciado: 
meninos com hemofilia “não devem” praticar 
esportes e devem se cuidar para evitar acidentes 
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durante o livre-brincar 3. Esse é um limite contorná-
vel pelos modelos atuais de tratamento profilático, 
que, entretanto, são caros.

Há extensa literatura acerca da hemofilia, 
com livros 50 e manuais 51, e não é o foco desta 
reflexão descrever de forma pormenorizada even-
tos biológicos ou abordagens biomédicas sobre o 
assunto. Por meio do sentipensar, este texto foi 
construído e discute uma dimensão da injustiça, 
que é, primeiramente, vivida e sentida. Em outros 
termos, pretende-se discutir uma faceta concreta 
do conflito entre concepções de justiça que pode 
ser expressa na seguinte pergunta: buscamos 
somente dar compensações a quem está em situa-
ção de desvantagem ou buscamos dar as mesmas 
escolhas ou chances às pessoas, independente-
mente do seu status no sistema-mundo?

Atualmente existem duas modalidades de tra-
tamento de reposição de FC, a primeira forma é 
baseada em demanda e a segunda é profilática 50,51. 
O tratamento sob demanda é ministrado depois de 
um episódio de sangramento, enquanto o profilá-
tico é aplicado antecipadamente.

Parece óbvio que adotar um esquema profilá-
tico efetivo, utilizando-se o princípio de precaução, 
seria a escolha ética a ser feita. Assim, a profilaxia 
primária é consenso entre pesquisadores e organiza-
ções do campo dos estudos da hemofilia. Além disso, 
estudo envolvendo o Brasil e o Canadá, por exemplo, 
apresenta como principal achado que o aumento 
do acesso a concentrados de FC para meninos com 
hemofilia grave é um imperativo global 52.

No Brasil, foram estabelecidos protocolos clí-
nicos e diretrizes terapêuticas (PCDT) para o tra-
tamento de hemofilia 53. Trata-se de orientações 
estruturadas contendo as melhores evidências 
disponíveis (eficácia, segurança, efetividade e 
custo-efetividade) para o adequado diagnóstico, 
tratamento preconizado, medicamentos disponíveis 
no Sistema Único de Saúde (SUS) e outras orienta-
ções a serem seguidas por gestores e profissionais 
de saúde. O protocolo permite atribuir padrões e 
orientações técnicas aos cuidados, mas deve-se 
reconhecer que seu caráter é limitado (ao sumário 
de evidências) e temporalmente circunscrito.

Em 2007, Manco-Johnson e colaboradores 54 
conduziram ensaio clínico em que foi demonstrado 
o efeito protetor da profilaxia, principalmente 
sobre as lesões articulares, que são um problema 
recorrente para quem vive com hemofilia. Mas isso 

implica custos mais altos que o esquema terapêu-
tico de demanda, o que complica todo o processo 
de acesso à tecnologia. Os autores também desta-
cam que a transição de tecnologias – do uso de FC 
hemoderivado para o uso de fator recombinante – 
trouxe segurança a pacientes assombrados pelo 
HIV e pela hepatite, da mesma forma que hoje o 
seriam por vírus como os causadores de covid-19, 
dengue, zica ou chicungunha.

Desde 2007 tem se disseminado o uso de 
FC recombinante para tratamento de hemofi-
lia e, no Brasil, sua adoção depende de acordos 
entre o Estado e empresas do setor. Desse modo, 
o Ministério da Saúde brasileiro, apesar de inúme-
ras dificuldades, reconheceu essa possibilidade 
mediante atualização – em elaboração após con-
sulta à comunidade 55 – do protocolo clínico e da 
diretriz terapêutica para profilaxia de hemofilia 
A grave 53. No entanto, a comunidade de PCH já 
sinaliza a demanda por FC recombinantes de longa 
duração e com individualização de tratamento.

A coexistência de quatro gerações diferen-
tes de abordagens terapêuticas para hemofi-
lia pode gerar um quadro de confusão acerca 
de escolhas, pois estabelece a necessidade de 
compará-las: a primeira geração (década de 1970) 
corresponde aos FC derivados de plasma; 
a segunda (década de 1990) aos FC recom-
binantes; a terceira (década de 2010) aos FC  
recombinantes de longa duração; e, atualmente, 
estão em curso pesquisas com terapias gênicas 
e abordagens moleculares mais complexas, 
correspondendo à quarta geração. Entre elas 
variam custos, segurança, eficácia e desfechos 56.

A análise desse cenário complexo deve ser 
feita com parcimônia, já que leva ao conflito entre 
escolhas (melhor opção de tratamento) e valores 
(deveres ou consequências), isto é, entre a opção 
pelo melhor tratamento ou pela melhor estimativa 
de custo-efetividade, por exemplo. Esse tipo de aná-
lise parece ter saído do mito da cama de Procusto 
ou da alegoria da cama de Sodoma e pode ser tradu-
zido da seguinte forma: o paciente deve se adequar 
ao protocolo ou o protocolo deve ser adequado ao 
paciente? Mas essa análise não pode ser feita exclu-
sivamente no interior de um modelo de economia 
da saúde, sem levar em consideração a diversidade 
de outros critérios, inclusive de direitos humanos. 
A literatura já tem apontado caminhos, como as 
análises de decisão baseadas em multicritérios 57.
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No processo de tradução de conhecimento, 
isto é, em sua aplicação prática, pesquisadores clí-
nicos e gestores precisam alcançar consensos acerca 
de como aplicar os novos conhecimentos e incor-
porar as novas tecnologias nos sistemas de saúde. 
A equação para tratamento da hemofilia – ainda que 
o desejado sempre tenha sido tratar as pessoas… – 
é expressa em termos de custos diretos e indiretos, 
do ônus de viver com hemofilia (burden of disease), 
do tipo de tecnologia (FC hemoderivado ou recombi-
nante) e da forma de acesso (demanda ou profilaxia 
em seus diferentes graus) 52,58-61.

Com essas informações em mãos, frequente-
mente produzidas por estratégias de sumarização de 
evidências, hematologistas organizam painéis a fim 
de estabelecer metas para o tratamento de quem 
vive com hemofilia. De modo geral, o gestor do sis-
tema de saúde é compelido a converter essas metas 
em protocolos, a partir de uma perspectiva utilita-
rista, que otimiza recursos e padroniza tratamentos. 
Tal padronização atribui UI per capta de FC para o 
tratamento e estima custos per capta de tratamento.

Logicamente, esses cálculos devem ser fei-
tos a fim de permitir o planejamento de com-
pras ou licitações, que, por sua vez, precisam ser 
previstos em orçamento. Portanto espera-se que 
um “bom gestor” preze pela economicidade e con-
tenha custos, visto que são frequentes as denún-
cias de sobreprecificação por parte da indústria 
farmacêutica 62. Mas, superadas as rodadas de 
precificação de medicamentos e com a definição 
de um custo médio por paciente e de previsão de 
compras, surge outra questão: as doses previstas 
em protocolo são sugestões ou limites?

Revisões sistemáticas e metanálises, reconhecidas 
como evidências robustas, trabalham com esti-
mativas (odds ratio, risco relativo, medidas de 
homogeneidade/heterogeneidade etc.) e, apesar 
de serem abordagens tecnocráticas necessárias, 
baseiam-se em condições controladas 63. Além disso, 
esses estudos, que orientam a formulação de proto-
colos, têm limitação temporal e o mundo acadêmico 
não é estacionário. As revisões são retrospectivas 
e cobrem intervalos temporais específicos. Logo, 
de tempos em tempos é preciso revisar as revisões.

Outro ponto importante se refere aos desfechos 
e à magnitude dos efeitos de tratamentos descritos 
nos protocolos. Novamente, é preciso constatar 
que ensaios clínicos randomizados afastam o clínico 
das evidências anedóticas, isto é, de impressões 

cotidianas acerca de tratamentos ou condutas, 
que podem ser enviesadas. No entanto, apesar do 
risco dos vieses, não se pode desconsiderar que a 
expressão de uma condição genética ou doença tem 
aspectos singulares, biológicos ou psicossociais.

Segundo Greenhalgh, Sackett – um dos pais 
da medicina baseada em evidências (MBE) 64 – 
defende que, antes de colocar um paciente sob 
tratamento com um medicamento, o médico deve:

Identificar o objetivo final do tratamento para este 
paciente (cura, prevenção de recidiva, limitação 
da incapacidade funcional, prevenção de com-
plicações tardias, tranquilidade, efeito paliativo, 
alívio sintomático etc.);

Selecionar o tratamento mais apropriado utili-
zando todas as evidências disponíveis (isso inclui 
avaliar se o paciente necessita mesmo tomar 
algum medicamento);

Especificar o alvo do tratamento (como você saberá 
quando interromper o tratamento, modificar sua 
intensidade ou trocar para outro tratamento?) 65.

Em outro trecho, Greenhalgh reflete:

Assim, enquanto os protagonistas originais da MBE 
são às vezes equivocadamente apresentados como 
tendo riscado o pobre paciente do script, na ver-
dade eram muito cuidadosos em apresentar a 
MBE como determinada pela escolha do paciente 
(e, consequentemente, como dependente no 
raciocínio clínico). O “melhor” tratamento não 
necessariamente é o que demonstrou ser mais efi-
caz em ensaios clínicos randomizados, mas sim o 
que melhor se adapta a determinado conjunto de 
circunstâncias individuais e se alinha com as prefe-
rências e as prioridades do paciente 66.

Estes trechos permitem duas considerações: 
1) o tratamento deve ser sempre singular; e, 
consequentemente, 2) as doses previstas em pro-
tocolo são sugestões e não limites. Portanto o 
clínico deve manejar as melhores evidências da 
literatura e ponderá-las à luz dos indícios que o 
paciente traz (e que ele verifica) e das preferências 
que expressa. Do ponto de vista ético, estas são 
expressões de justiça, precaução e consideração 
dos interesses do paciente. O ato terapêutico não 
se limita à tecnocracia da dose estabelecida no 
protocolo, mas depende da formulação adequada 
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de uma conduta baseada nas melhores evidências 
disponíveis, que apontam a posologia que aten-
derá a singularidade do caso.

Acesso singular

A escolha do tratamento pressupõe vinculação 
ética com o paciente, que aceita tratar-se num 
gesto de confiança e necessidade. Nesse sentido, 
a decisão clínica conserva uma dimensão de equi-
dade, em que o médico pondera se está dando 
a todos os pacientes o que necessitam para 
reestabelecer sua saúde. Uma ação clínica aduzida 
objetivamente do protocolo operará com outro 
vetor moral, o de igualdade, isto é, todos recebe-
rão o mesmo tratamento.

Nesse caso, o mesmo tratamento significa 
a negativa da singularidade biopsicossocial dos 
pacientes, sem dar nenhum efeito a suas necessi-
dades ou exigências. Agir dentro de um parâmetro 
igualitário de justiça nesse tipo de situação pode 
paradoxalmente criar iniquidade ou aumentar a 
injustiça. Assim o paciente que necessitar de uma 
dose maior de medicamento, por estar fora dos 
parâmetros estabelecidos no protocolo, pode ser 
desassistido ou insuficientemente assistido.

A fim de verificar se as justificativas anterior-
mente apresentadas aderem à realidade das 
situações-limite para as PCH, buscaram-se os 
argumentos apresentados em decisões judiciais 
(DJ) sobre tratamentos dispensados para hemofilia 
nos sítios do CNJ, TJDFT e no TRF1 – circunscrição 
do DF. Essa análise possibilitou reflexões sobre o 
acesso singular em situação-limite com foco nos 
conflitos reais levados aos tribunais brasileiros.

No total foram encontradas 14 DJ (nomeadas de 
DJ-1 a DJ-14) na capital do país e Estado-foco da pes-
quisa e os dados foram dispostos com a categoriza-
ção de argumentos disponíveis nesses documentos 
(do Governo, médico e magistrados). Desse total, 
13 foram favoráveis e uma foi não favorável ao acesso 
medicamentoso, sendo esta última relacionada a 
pessoa com hemofilia B grave. Como parâmetro 
para organização de dados, utilizou-se o modelo de 
Marques 67 com adaptações. Foram analisados argu-
mentos de representantes do Estado, de profissionais 
de saúde convidados a se manifestar e do juiz.

O discurso jurídico em saúde presente nesta 
amostra se pauta nos princípios e diretrizes do SUS: 

universalidade, igualdade, integralidade, gratuidade, 
participação da comunidade, descentralização, 
regionalização e hierarquização de ações e servi-
ços de saúde 68. Além disso, traz certos elementos 
de influência Rawlsiana 69, o mesmo que afirma 
ser óbvio uma sociedade concreta raramente ser  
bem-ordenada, já que “o que é justo e o que é 
injusto está geralmente sob disputa 70.

Fazem parte dessa disputa algumas pessoas 
com vidas reais, comuns, em situações extraordi-
nárias: a vivência com uma doença rara, não per-
ceptível ao primeiro olhar, porém sentida por esse 
paciente alargado 71 como a “criança de tenra idade 
e que necessita do tratamento para ter uma vida 
digna” (DJ01 e DJ07).

A leitura das duas decisões aparentemente 
aponta para uma demanda profilática de trata-
mento nesses casos. Mas há em todas um con-
senso expresso, por parte tanto de especialistas 
hematologistas, quanto do corpo técnico do 
direito: o da gravidade dos eventos de sangra-
mento com possibilidade de lesões e sequelas que 
comprometam a saúde e a vida.

Argumentos biológicos e de direitos humanos 
se repetem nos discursos especialistas (médico e 
jurídico) a tal ponto que há um padrão de argu-
mentação que prevê homogeneidade e similari-
dade, porém escapa à singularidade, prevalecendo 
o limite em detrimento da sugestão. Num olhar 
geral: o foco do Estado está no custo e na dispo-
nibilidade do tratamento; o foco dos profissionais 
de saúde está nos desfechos clínicos; e, por fim, 
o foco do tribunal está na questão dos direitos 
garantidos pelo Estado. Os três discursos são 
legítimos, mas conflitantes, e se embasam em 
concepções éticas distintas, que oscilam entre o 
utilitarismo e o deontologismo.

Sabe-se que hoje o sistema de decisões jurídicas 
em saúde conta com a assistência de um aparato 
tecnocrático (Natjus e e-NatJus) que, em última 
instância, não deve acomodar uma visão limitada 
ou caricatural da medicina baseada em evidências 
que implique risco de acentuação de certas carac-
terísticas dos arcabouços ético-normativos que 
orientam os posicionamentos das partes envolvi-
das no conflito. Deve-se recordar que a elaboração 
de pareceres por parte de profissionais de saúde 
servirá de prova pericial nas demandas. Isso sig-
nifica que os profissionais que emitem pareceres 
precisam ter uma visão adequada e crítica acerca 
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do uso de evidências. Essa é uma discussão inci-
piente, mas necessária 72.

No caso da hemofilia, o tratamento tem por 
meta um desfecho duro – evitar o sangramento – e é  
preciso considerar que a condição afeta majori-
tariamente meninos, que, no Brasil, por questões 
culturais, gostam de correr ao ar livre, subir em 
árvores, jogar futebol e praticar esportes de contato –  
e meninas podem fazer as mesmas coisas se dese-
jarem. Mas meninos com hemofilia vivem contidos 
ou limitados, indiretamente, pelo custo per capta 
do FC, isto é, pelo limite da prescrição das doses de  
resgate que deverão tomar quando têm episódios 
de sangramento decorrentes da “indisciplinada lide”  
de querer brincar com liberdade, por exemplo.

Assim, não podem fruir de uma vida plena, 
pois têm uma desvantagem causada pela loteria 
biológica, visto que não escolheram nascer com 
hemofilia, e pela loteria social, pois não escolhe-
ram não ter acesso a tratamentos efetivos. Mas são 
compensados por tratamentos que limitam san-
gramentos e permitem que vivam, e os protoco-
los atuais estabelecem as formas e dimensões da 
gestão biopolítica dessas vidas. Numa sociedade 
justa, compensações são necessárias, mas talvez 
não sejam suficientes para dar às PCH as mesmas 
escolhas ou chances, independentemente do seu 
status no sistema-mundo.

A profilaxia atualmente dispensada nos proto-
colos disponíveis no SUS é limítrofe e a possível 
utilização de hemoderivados não está livre dos ris-
cos. A disponibilidade da segunda geração de FC, 
que são mais seguros, depende de pactos de trans-
ferência tecnológica ou de importação; a terceira 
geração tem custos elevados, mas fornece ganhos 
em termos de qualidade de vida.

Nas demandas judiciais, de modo geral, pede-se 
acesso à segunda e à terceira gerações de FC, 
em função dos efeitos e dos ganhos qualitativos. 
O acesso singular ao FC, isto é, de acordo com 
a necessidade individual e com o estilo de vida, 
garantem igualdade de oportunidades e, ainda, 
o exercício das capacidades descritas por Nussbaum, 
como a saúde corporal ou as interações lúdicas 73.

Hoje, há 13 mil brasileiros acometidos pela hemo-
filia que podem ter vidas com relativa qualidade, 
desde que recebam tratamentos pensados a partir 
de protocolos terapêuticos singulares, nos quais os 
regimes de profilaxia são implementados com a rea-
lização de estudos farmacocinéticos individuais e se 

avalia a reação do organismo às doses de fator anti-
coagulante, como novos estudos têm apontado 74.

Talvez seja necessário rememorar a perspec-
tiva do cuidado centrado no paciente e o rol de 
ações de humanização estabelecidas no interior 
do SUS para garantir a singularidade do cuidado. 
Mas entende-se, obviamente, que não se pode 
ofertar tratamento singular em detrimento do tra-
tamento de outros grupos de pessoas, da mesma 
forma que não se pode privar um indivíduo ou 
abandoná-lo sem que ele tenha recebido os devi-
dos cuidados. Mas é preciso salientar que esse 
é um falso dilema ou um conflito que pode ser 
reconfigurado em outros termos, uma vez que se 
pressupõe que, no interior do SUS, todo cuidado é 
integral e o acesso é universal.

Recursos financeiros são finitos, mas a capa-
cidade de gerenciar o sistema de saúde pode ser 
sempre otimizada a fim de garantir o adequado 
tratamento às pessoas. Novamente, reconhecemos 
que essa não é uma discussão simples e que ela não 
pode ser feita de maneira leviana. Mas o intuito 
desta pesquisa é chamar a atenção para o fato de 
que, invariavelmente, se estabelece uma polariza-
ção entre fornecer cuidados para uma pessoa com 
doença rara ou deficiência e a disposição do Estado 
a pagar por isso, que é ocultada em argumentos 
(rasos) do tipo “Se eu der o medicamento X de alto 
custo para o fulano, mil crianças ficarão sem vacina”.

Para evitar o conflito de perspectivas, é necessário 
olhar a questão do financiamento dos tratamentos 
para doenças raras com atenção, lançando mão, 
por exemplo, de aprofundamentos teóricos nortea-
dos pelo rol de artigos da DUBDH ou por aproxima-
ções baseadas em equidade 75. Nas decisões judiciais 
colhidas, a argumentação utilitarista – com suas con-
siderações sobre vantagens, desvantagens, riscos, 
custos e desfechos – tem sido contraposta a um 
modelo que aponta soluções pragmáticas baseadas 
no impacto dos novos medicamentos na qualidade 
de vida das PCH, com características mais rawlsianas. 
Num país que possui um sistema universal de saúde, 
como o Brasil, mas que apresenta desigualdades 
persistentes, essa discussão é necessária e urgente.

Considerações finais

A discussão da equidade na situações-limite 
do acesso singular a tratamento medicamentoso 
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preventivo para PCH tem se tornado uma cons-
tante nos tribunais. Esse tema é compartilhado 
com diversas doenças raras, que são alvo de ino-
vações farmacêuticas pautadas numa lógica de 
medicina personalizada e de custos elevados. A fim 
de (não) concluir, retomamos as três condições 
propostas na metodologia:
1. Condição verídica: apresentamos elementos da 

questão bioética do valor de uma vida versus 
o custo do tratamento de uma condição gené-
tica rara que, em concepções utilitaristas que 
permeiam o cenário da economia da saúde pú-
blica, é equivocadamente enquadrada como o 
custo do tratamento de um versus o custo de 
tratamento de muitos. Há possibilidade de ou-
tras abordagens ético-políticas para o assunto, 
mas existe uma repercussão prática e imediata, 
negociada por atores morais nos tribunais, que 
tem efeitos visíveis nas condições de acesso a 
tratamento limítrofe ou a tratamento que ga-
ranta qualidade de vida;

2. Condição realista: os recursos financeiros dis-
poníveis para a oferta de tratamentos dentro 
de um sistema de saúde são finitos, todavia 
esse mesmo sistema, se universal e equitativo, 
deve garantir igualdade de oportunidade no 
acesso. A garantia do “maior bem para o maior 
número de pessoas” dentro do sistema deveria 
significar a oferta não do tratamento mínimo, 
mas do necessário. Pode-se retomar a reflexão 
de que esse sistema não deveria somente dar 

compensações a quem está em situação de 
desvantagem, mas garantir as mesmas chances 
às pessoas, independentemente do seu status;

3. Condição pragmática: o acesso ao medica-
mento (de alto custo) é uma situação-limite 
que implica reflexão do valor das vidas esta-
tísticas versus o valor das vidas identificadas. 
Assim, é necessário sentipensar as possíveis 
respostas ou proposições a serem apresenta-
das com base na experiência concreta, isto é, 
nos desdobramentos regulatórios e judiciais do 
processo de acesso ao tratamento de hemofi-
lia, enxergando este sujeito como uma pessoa 
que deva ter acesso ao adequado tratamento, 
que lhe garanta qualidade de vida, e não ape-
nas vida limítrofe. A contraposição do acesso de 
um versus o aceso de muitos, não deve ser um 
conflito moral circunscrito ao médico ou ao pa-
ciente, mas um exercício reflexivo permanente 
do gestor que precisa prover os mecanismos 
para que esse conflito seja sentido com me-
nos força no espaço moral mais sensível: o dos 
cuidados da PCH. Num país heterogêneo como 
Brasil, compreender os itinerários terapêuti-
cos e os custos implicados na falta de acesso, 
isto é, saber quanto custa para o sistema de 
saúde deixar um paciente sem o tratamento 
adequado, pode ser um dos mecanismos para 
atender as demandas específicas dos grupos 
de pacientes e para minorar conflitos de aloca-
ção de recursos.
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