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RESUMO 

 
Esta dissertação teve como objetivo o estudo dos medicamentos para 

doenças raras. Para isso, partiu-se da questão do direito fundamental, social e 

prestacional à saúde como direito subjetivo e de aplicabilidade imediata. Analisou-se 

o direito ao medicamento para doenças raras como parte integrante do direito à 

saúde e o dever de ser prestado pelo Estado, independentemente de constar ou não 

das listas de fármacos do Sistema Único de Saúde. Para que estes medicamentos 

sejam prestados pelo Poder Público, o financiamento se dá através da arrecadação 

de tributos e, por este motivo, demonstrou-se as formas de financiamento da saúde, 

assim como a impossibilidade desta efetivação ser limitada pela reserva do possível. 

A partir daí, partiu-se para a questão específica dos medicamentos, sua repercussão 

econômica e as vantagens e desvantagens do reconhecimento da propriedade 

industrial dos medicamentos pelo ordenamento jurídico brasileiro. Apresentou-se, 

em seguida, o licenciamento compulsório, a importação paralela e a fabricação 

nacional de genéricos como formas de resolver o problema da interrupção da 

produção dos medicamentos para doenças raras pelos laboratórios farmacêuticos. 

Além disso, fez-se um breve estudo das políticas públicas para incentivo da 

produção de medicamentos para estas doenças, instituídas pelos Estados Unidos e 

pela União Europeia. Por fim, demonstrou-se a necessidade da adoção, também no 

Brasil, de uma política pública específica para incentivo na produção de 

medicamento para doenças raras, assim como, a imprescindibilidade de o Estado 

criar e financiar mais laboratórios farmacêuticos públicos.  

 

Palavras-chave : Direito à Saúde. Medicamentos para Doenças Raras. 

Política Pública.  



ABSTRACT  
 
 

This dissertation had the objective of studying rare disease drugs. For this, we 

focus on the fundamental, social and positive health right issue as a subjective right 

and its immediate applicability. It was analyzed the right to a rare disease medication 

as a part of the right to health and the obligation of the State in provide it, 

independently of being or not in the drugs list of the Brazilian Public Health System 

(SUS). In order to provide it by Government, the financing occurs through tax 

collection and, for this reason, we demonstrate the various forms of health financing, 

as well as the impossibility of this effectuation in the reserve of the possible limitation. 

Thenceforth we move to the specific issue of medication, their economic 

repercussion and the advantages and disadvantages of drugs industrial property 

recognition by Brazilian Law. Then, we presented the compulsory licensing, the 

parallel importation and the national manufacture of generic drugs as a way to solve 

the problem of interruption of production of rare disease drugs by pharmaceutical 

laboratories. Besides, we made a brief study of public policies for drugs production 

encouragement to these diseases imposed by USA and European Union. At last, it 

was demonstrated the need of adoption, also in Brazil, of a specific public policy to 

encourage the rare disease drugs production as well as the indispensability of the 

Government create and finance more public pharmaceutical laboratories.  

 

 

Key – Words : Right to Health. Rare Disease Drugs. Public Policy.  
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INTRODUÇÃO  

 

O direito à saúde, atualmente, é tema bastante discutido pela jurisprudência, 

doutrina e comunidade acadêmica. Apesar disso, a questão central desta 

dissertação, o medicamento para doença rara, ainda é pouco debatida. No entanto, 

trata-se de tema de suma importância, principalmente porque as doenças raras 

normalmente são graves e podem ocasionar a morte do paciente.  

 

O que se pretende aqui é averiguar a necessidade da existência de uma 

política pública específica para incentivar a fabricação de medicamentos para 

tratamento das doenças raras. Isso porque, muitas vezes, o medicamento destinado 

ao tratamento das doenças raras deixa de ser produzido pelos laboratórios 

farmacêuticos em virtude da pouca lucratividade que proporciona, tendo em vista 

que poucos são os pacientes atingidos por estas enfermidades. O tema aqui 

abordado limita-se, especificamente, ao estudo do caso da interrupção na fabricação 

de medicamentos para as doenças raras em virtude de sua pouca lucratividade.  

 

Busca-se, portanto, investigar a existência de dever do Estado na prestação e 

na disponibilidade de fármacos para a população e, se esta prestação de 

medicamentos configura-se como forma de garantia do direito fundamental à saúde. 

Assim, quando o medicamento deixa de ser fabricado por não ser lucrativo aos 

laboratórios, cabe ao Poder Público utilizar-se dos mecanismos já existentes como o 

licenciamento compulsório, por exemplo, para solucionar o problema? Os 

mecanismos existentes no ordenamento jurídico brasileiro são suficientes para sanar 

a questão? Deve o Estado instituir políticas de saúde pública para garantir 

medicamento àqueles que sofrem de doenças raras e que têm a produção de seus 

medicamentos interrompida?  

 

Para responder a estas questões, será feita pesquisa bibliográfica, com coleta 

de dados na doutrina e legislação, a fim de estabelecer o papel do Estado na 

produção e prestação de medicamentos para doenças raras. Para isso, o estudo foi 

dividido em dois capítulos. Primeiramente, investiga-se o direito fundamental e social 

à saúde, com ênfase na sua dimensão prestacional, que impõe ao Estado o dever 

de agir na garantia da saúde da população. Em sendo o direito à saúde fundamental 



e individual, aprecia-se brevemente a sua aplicabilidade imediata, permitindo que a 

partir da Constituição Federal se busque judicialmente a realização deste direito. A 

seguir, é feita definição das doenças raras e dos medicamentos destinados ao seu 

tratamento, denominados de órfãos para, em seguida, estabelecer se este tipo de 

medicamento faz parte ou não do direito fundamental à saúde. Decompõem-se aqui 

os princípios constitucionais que integram o Sistema Único de Saúde brasileiro: a 

integralidade, a universalidade e o acesso igualitário. Demonstra-se, ademais, como 

se dá o financiamento na área da saúde e, por fim, analisa-se criticamente a reserva 

do possível, definindo até que ponto o direito à saúde pode ser por ela limitado.  

 

No segundo capítulo, é abordado o tema mais específico dos medicamentos e 

sua repercussão econômica. Isso porque é em virtude da repercussão econômica 

que os fármacos destinados aos portadores de doenças raras deixam de ser 

fabricados. Também em virtude da repercussão econômica, o ordenamento jurídico 

brasileiro incluiu os produtos farmacêuticos como patenteáveis e, por este motivo, 

estuda-se acerca da propriedade industrial dos medicamentos, assim como a 

necessidade desta propriedade atender à sua função social. Em seguida, passa-se a 

analisar quais os mecanismos existentes hoje no Brasil para que se possa tentar 

resolver o problema da produção e prestação de medicamentos órfãos: a licença 

compulsória, a importação paralela e a produção de medicamento genérico.  

 

Constatada a inviabilidade da utilização dos mecanismos já existentes no 

ordenamento jurídico brasileiro para solucionar a questão da interrupção na 

fabricação dos medicamentos para doenças raras, em virtude de que tais 

mecanismos, quando utilizados, apenas atendem a um medicamento de cada vez e 

não a todas as doenças raras de forma geral e abrangente. Recorre-se, portanto, às 

políticas públicas instituídas especificamente para estimular a produção de 

medicamentos para estas doenças nos Estados Unidos e na União Europeia, para 

que se possa perceber as várias políticas existentes em outros países no incentivo 

da fabricação dos medicamentos para doenças raras.  

 

Por fim, apresenta-se a questão específica deste estudo, a necessidade de o 

Poder Público instituir uma política pública para a produção de medicamentos para 

doenças raras no Brasil. Percebe-se que no Brasil existem alguns incentivos para 



pesquisa de medicamentos, mas não há incentivo para que o laboratório 

farmacêutico continue a fabricar estes fármacos, principalmente quando não trazem 

lucro.  

 

A realização da investigação dar-se-á predominantemente através do método 

dedutivo, em que o antecedente (o direito à saúde) é constituído de princípios 

universais, chegando-se a um consequente menos universal – a prestação de 

medicamentos para doenças raras. Limita-se ao conteúdo de suas premissas. 

Assim, partir-se-á do direito fundamental à saúde para chegar ao direito ao 

medicamento e à necessidade da instituição de uma política pública específica para 

os fármacos destinados aos portadores de doenças raras.  

 

O método de interpretação jurídica a ser utilizado será o Sistemático, 

compreendendo o direito como um sistema ordenado e hierarquizado. Por este 

motivo, a interpretação será de acordo com os fundamentos da Constituição Federal 

que possui hierarquia superior aos demais preceitos normativos. Ainda, quanto ao 

procedimento, o método será Monográfico, consistindo no estudo dos institutos do 

direito à saúde, propriedade intelectual, medicamentos e políticas públicas 

existentes em outros ordenamentos jurídicos para as doenças raras.  

 

Dessa forma, com a análise dos vários institutos abordados, busca-se 

estabelecer se há necessidade de, no Brasil, adotar-se uma política pública 

específica para estimular a produção de medicamentos para doenças raras ou se os 

mecanismos já existentes são suficientes para garantir o acesso ao medicamento 

pelos portadores destas doenças, sendo assim dispensável a instituição de uma 

nova política pública. 

  



CONCLUSÃO  

 

 

Este estudo teve por objeto a análise da necessidade de uma política pública 

destinada especificamente aos medicamentos para as doenças raras. Para isso, 

analisou-se, primeiramente, a fundamentalidade do direito social à saúde. Ser um 

direito fundamental significa que a saúde é direito posto em grau elevado 

(supralegal) no ordenamento jurídico brasileiro, submetendo-se aos limites de 

reforma constitucional e possuindo imediata aplicabilidade. Além disso, o direito à 

saúde é pressuposto à manutenção da vida com dignidade e para garantir as 

condições para o exercício de outros direitos, viabilizando o desenvolvimento da 

pessoa e de sua personalidade.  

 

Por se tratar de um direito social, a saúde possui, predominantemente, uma 

dimensão positiva (prestacional), que impõe ao Estado um dever de agir para a 

garantia da saúde da população. Este dever abrange tanto o fornecimento de bens e 

serviços quanto a organização de instituições e procedimento de proteção e 

prestação da saúde. O direito à saúde, além de sua dimensão coletiva, é também 

direito individual, podendo, desta forma ser deduzido individualmente em juízo.  

 

No Brasil, a doença rara é definida como aquela que afeta pequeno número 

de pessoas em comparação com a população em geral. Por esta razão, a produção 

de medicamentos para estas enfermidades não interessa aos laboratórios, pois 

trazem pouco ou nenhum lucro. Assim, as indústrias interrompem sua fabricação. 

Alguns destes fármacos para doenças raras encontram-se nas “listas do SUS”, 

outros não. No entanto, o Estado deve promover o acesso ao medicamento, 

inclusive àqueles que não se encontram em quaisquer das listas. Isso porque a 

própria Constituição Federal prevê a integralidade, a universalidade e a igualdade de 

acesso aos serviços públicos de saúde, o que inclui a prestação de medicamentos, 

ainda mais quando se trata de doenças raras que, normalmente, são graves e 

podem acarretar a morte do paciente.  

 

A efetivação do direito à saúde pública requer o dispêndio de recursos por 

parte do Estado. A escassez de recursos, por este motivo, está sempre em pauta 



quando se fala em direito à saúde. Não restam dúvidas, no entanto, de que o 

dispêndio com produtos farmacêuticos incluem-se entre os gastos de saúde. Em 

virtude da escassez de recursos do Estado para realização de todos os direitos 

sociais, e devido à enorme quantidade de ações existentes nos Tribunais brasileiros, 

doutrina e jurisprudência estabeleceram o que se denomina de reserva do possível 

para impor limites à prestação destes direitos. No que se refere à saúde, entretanto, 

entende-se que o limite financeiro somente poderá ser aceito quando o Estado 

apresentar prova cabal de não haver recursos para a prestação daquele tratamento 

ou medicamento. No que tange ao limite orçamentário, não pode ser aceito, pois 

sempre haverá a possibilidade de alocação de recursos de áreas menos prioritárias. 

Quanto à razoabilidade e à proporcionalidade, estas sim poderão ser utilizadas, 

avaliando-se cada caso concreto para que se decida sobre a concessão ou não da 

pretensão do paciente.  

 

O desenvolvimento de um novo medicamento demanda altos investimentos, 

dessa forma, não se pode estranhar que as indústrias farmacêuticas deixem de 

fabricar medicamentos para doenças raras por serem pouco rentáveis. Dessa forma, 

o ordenamento jurídico viu-se obrigado a proteger o setor, incluindo os fármacos 

entre os produtos patenteáveis e, consequentemente, protegendo sua propriedade 

industrial, com o intuito de estimular a pesquisa e o desenvolvimento de 

medicamentos. O reconhecimento do direito de patente confere ao seu titular a 

exploração exclusiva do medicamento, no entanto, esta exploração não pode se dar 

de forma abusiva. O titular da patente deve observar a função social da propriedade. 

A efetivação desta função social não é dever apenas da iniciativa privada, mas 

também ao Estado que deve estar atento para que a propriedade não se restrinja 

apenas à obtenção de lucro, mas que atenda também à saúde da população.  

 

Quando o detentor da patente de um produto farmacêutico deixar de atender 

a sua função social, caberá ao Estado reestabelecer a ordem através de 

mecanismos como, por exemplo, a intervenção na propriedade privada, fazendo a 

desconstituição do direito de exclusividade, através do licenciamento compulsório.  

 

Como o Brasil não possui política pública voltada exclusivamente para as 

doenças raras, no caso de os laboratórios farmacêuticos deixarem de fabricar 



medicamentos para estas doenças, existem alguns mecanismos existentes no  

ordenamento jurídico brasileiro que podem ser utilizados para tentar alcançar este 

fim: a licença compulsória, a importação paralela e a fabricação de medicamentos 

genéricos. Entre os deveres do titular da patente encontra-se o dever de sua 

exploração. Assim, caso não explore o bem, como acontece com os medicamentos 

para doenças raras, o Estado, no intuito de promover a saúde, poderá intervir na 

propriedade privada para garantir que o fármaco possa chegar ao paciente. Dá-se 

aqui o licenciamento compulsório pela inexploração da patente. Uma vez quebrada a 

patente do medicamento, abre-se a possibilidade da importação paralela, 

mecanismo importante para suprir as falhas da indústria farmacêutica em atender as 

necessidades de mercado, possibilitando a aquisição, inclusive, de medicamentos 

mais baratos. No entanto, os institutos da licença compulsória e da importação 

paralela não são aptos a solucionarem os problemas da interrupção na fabricação 

de medicamentos para doenças raras. Primeiro, porque são pouco utilizados e, 

segundo, porque mesmo quando utilizados referem-se a um medicamento de cada 

vez, sendo apenas uma resolução pontual.  

 

Uma vez quebrada a patente e não havendo mais o direito de exclusividade 

do titular da patente, uma das consequências é a possibilidade de fabricação, por 

laboratório público ou privado, do medicamento genérico. No entanto, o Brasil fica 

limitado, mesmo após a expiração do direito de propriedade intelectual, pois não há 

laboratórios evoluídos para produção de genéricos. Necessário que o Brasil 

aperfeiçoe e crie novos laboratórios para a produção nacional dos fármacos 

genéricos. Outra necessidade para o desenvolvimento de medicamentos genéricos 

no Brasil é o eficaz funcionamento dos órgãos administrativos, colaborando com a 

proteção às patentes farmacêuticas e com o acesso aos medicamentos. O país 

pode estabelecer algumas medidas ou exceções com o objetivo de promover a 

rápida entrada dos produtos genéricos no mercado consumidor, após a expiração 

das patentes. Uma possibilidade é a concessão do efeito Bollar, ou seja,antes de 

expirado o prazo de uso exclusivo do fármaco patenteado, possam realizar 

pesquisas acerca do medicamento referencial. Verificou-se que o possibilidade de 

produção dos genéricos no Brasil é pouco utilizada e que, portanto, não colaboram 

para que os portadores de doenças raras possam ter acesso aos medicamentos que 

deixam de ser fabricados.  



 

Diferentemente do Brasil, apesar da enorme diferença entre os sistemas 

públicos de saúde, Estados Unidos e União Europeia adotam uma política pública 

para o estímulo da produção dos medicamentos para doenças raras, outorgando às 

indústrias farmacêuticas vários incentivos. Estes incentivos já apresentaram bons 

resultados na criação e produção de medicamentos órfãos. O Brasil, da mesma 

forma, deveria estabelecer uma política pública para o incentivo de criação e 

produção de medicamentos para doenças raras. Até mesmo porque o medicamento 

para doenças raras, por sua importância social, requer do Poder Público um 

tratamento diferenciado, através de incentivos econômicos também para 

investimento na continuidade da fabricação destes fármacos.  
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