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Resumen

La hemofilia es un trastorno hematologico raro, cuyo tratamiento es objeto de innovacién terapéutica.
Ante las necesidades del paciente, la conducta del clinico y la orientacion del gestor de salud, surge el
conflicto: ; el protocolo es un minimo o un maximo terapéutico? Las decisiones clinicas en debate con la
asignacion de recursos plantean la discusion sobre la equidad en estas situaciones limite. Este estudio
se basa en el método comprensivo a través de un andlisis bioético de 14 decisiones judiciales sobre el
acceso al tratamiento de la hemofilia. Las decisiones para garantizar el acceso a los tratamientos suponen
un vinculo ético con el paciente; la clinica mantiene una dimensién de equidad al permitir que el trata-
miento sea Unico y las dosis previstas en el protocolo sean sugerencias y no limites. Desde el punto de
vista ético, estas son expresiones de justicia, de precaucién y consideracion de los intereses del paciente.

Palabras clave: Enfermedades raras. Hemofilia A. Bioética. Equidad.

Resumo

Equidade em situacoes-limite: acesso ao tratamento para pessoas com hemofilia

Hemofilia € uma condicdo hematologica rara e seu tratamento é alvo de inovagao terapéutica.
No encontro entre necessidades do paciente, condutas do clinico e orientacdo do gestor de saude,
surge o conflito: o protocolo € um minimo ou um maximo terapéutico? As decisdes clinicas em debate
com a alocacio de recursos levam a discussao sobre equidade nessas situagcoes-limite. O método do
presente estudo é compreensivo, mediante andlise bioética de 14 decisdes judiciais acerca do acesso
ao tratamento de hemofilia. As decisdes de garantia de acesso aos tratamentos pressupdem vinculagdo
ética com o paciente; a clinica conserva uma dimensio de equidade ao permitir que o tratamento
seja singular e as doses previstas em protocolo sejam sugestdes e nao limites. Do ponto de vista ético,
estas sdo expressdes de justica, de precaucio e de consideracao dos interesses do paciente.

Palavras-chave: Doencas raras. Hemofilia A. Bioética. Equidade.

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.
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Equidad en situaciones limite: acceso al tratamiento para personas con hemofilia

La hemofilia es una condicion genética, crénica
y rara, caracterizada por una alteracion en el sis-
tema de coagulacién de la sangre que genera un
riesgo permanente de hemorragia espontanea.
El tratamiento se da por la reposicion de factor de
coagulacién (FC VIl o FC IX), con el fin de prevenir
sangrados y, acumulativamente, secuelas que afec-
tan las actividades diarias y la calidad de vida de las
personas afectadas?.

La probabilidad de sangrados severos o en érga-
nos vitales hace que la necesidad de vigilancia sea
permanente. Por esta razon, el dia a dia de las per-
sonas con hemofilia (PCH) esta marcado por la reco-
mendacion de observar ciertos “limites fisicos” en
nombre de la integridad, impulsando la adopcién
de un conjunto de técnicas corporales restrictivas,
estrategias de alerta (el “aura” de hemorragia) y
rituales de autocuidado®“.

Personas con enfermedades raras como la
hemofilia reportan largos itinerarios terapéuti-
cos®. La jornada de la enfermedad y la busqueda
de cuidados de salud establece, a sus caminantes,
un lenguaje y una conducta propios; genera expec-
tativas sobre el modo de vida de quienes son
diagnosticados; prescribe conductas; instituye cédi-
gos vy jurisdicciéon especificos; crea comunidades de
iguales que buscan, en el intercambio de su senti-
pensar y sus experiencias, un buen vivir®. La vida de
una PCH esta atravesada por historias familiares de
sufrimiento, estigma e injusticia social 2. Jeringas,
agujas, crioprecipitado, inhibidores, entre tantos
procedimientos y artefactos técnicos, se convierten
en una liturgia diaria o semanal de aplicacién de fac-
tor de coagulacion (FC) para prevenir hemorragias’.

Durante las Ultimas décadas, el tratamiento de
la hemofilia ha variado desde transfusiones de san-
gre completas y reposicion de FC hasta la posibilidad
reciente de terapia génica'®!!, La tendencia a incor-
porar innovaciones terapéuticas y los cambios en
los protocolos clinicos para la atencién integral de la
salud de la PCH ofrecen un peculiar registro histérico
y sociotécnico. Esto permite acompanar parte de la
revolucion biotecnolégica en salud y ofrece un pano-
rama de la relacién entre los movimientos sociales
por el derecho a la salud y a la biotecnociencia.

Los aspectos simbdlicos de la hemofilia -su rela-
cién con la sangre-y las cuestiones concretas de vivir
con esta rara condicion hematologica aluden a la
necesidad de sentipensar -articular razonamientos y
sentimientos- el proceso de enfermedad, ya que este

es un aspecto importante y Gnico de la vida humana.
Poner en interaccion la razén y la emocion puede ayu-
dar a enfrentar el diagnéstico y a elaborar la propia
condicién, lo que a veces implica situarse en un lugar
existencial solitario. Un enfoque de sentipensante
puede brindar condiciones para que la persona sea
capaz de dar sentido a los procesos que reconfiguran
su cuerpo, producen experiencias y recuerdos, modi-
fican conductas y transforman dindmicas sociales 2.

Sentipensar el diagnéstico sitla a la persona
entre la percepcion individual del dolor y de la
alteracién en el cuerpo, pasando por el tamiz de la
determinacion objetiva de la naturaleza de la lesion,
del pronéstico y de la terapéutica. Este proceso esta
impregnado por aprehensiones subjetivas e inter-
subjetivas de la enfermedad, ya sea por el cuerpo
individual o por el social, y existen buenas intro-
ducciones al tema 2%, El recorte de este articulo
se refiere a la hemofilia y a las enfermedades raras,
un conjunto diverso de condiciones que han ganado
protagonismo por su complejidad tematica ***5.

En el caso de la hemofilia, la singularidad y los
modelos vigentes de cuidados de salud refuerzan
la necesidad de comprender la manera en que la
pluralidad de respuestas organicas, percepciones,
pensamientos, sentimientos, sensaciones y emo-
ciones en los espacios de interfaz cuidador/cuidado
afectan una posible descripcién objetiva de los iti-
nerarios. Las cuestiones bioéticas relacionadas
con el acceso a las tecnologias para el cuidado
de la hemofilia refuerzan el aspecto conceptual
de la frontera -se trata de un boundary object-
que se puede sentipensar. El propdsito de este
articulo es aplicar este concepto de sentipensar
en el andlisis de la equidad en situaciones limites,
en especial sobre la cuestién del acceso singular al
tratamiento farmacolégico preventivo para la PCH.

Es importante entender que la reposicion profi-
lactica de FQ es el standard of care para la PCH .
Segun Ar, Baslar y Soysal, los regimenes actuales
de profilaxis de dosis fija basados en el peso son
efectivos; sin embargo, carecen de flexibilidad v,
a menudo, no cumplen con las necesidades y expec-
tativas individuales de los pacientes, y los desarrollos
recientes en el tratamiento de la hemofilia ofrecen
nuevas oportunidades para una profilaxis mds perso-
nalizada?’. Los avances biotecnolégicos han permi-
tido reemplazar los hemoderivados por medicamen-
tos bioldgicos, pero su incorporacion a los sistemas
de salud requiere el establecimiento de protocolos
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estandarizados, cuyo objetivo es el “paciente pro-
medio”, una entidad estadistica derivada de medidas
epidemioldgicas de las formas de tratamiento.

Para este “paciente promedio hipotético”
se han brindado tratamientos para la hemofilia,
lo que permite planificar y adecuar la logistica de
adquisicion/distribucién de medicamentos y la ges-
tion financiera por parte del gestor del sistema de
salud. Sin embargo, en el espacio clinico, esta situa-
cion se confronta con la légica de administracién
individualizada de medicamento.

La personalizacién del tratamiento responde a
la necesidad directa del paciente y la estimacién
de la dosis per cdpita de medicamento esta ligada
a las légicas de gestion implicadas en las relacio-
nes entre el Estado y el mercado. En este contexto,
interacttian al menos tres perspectivas: la orienta-
cion del gestor del sistema de salud, la conducta
del clinico y la necesidad del paciente. Se con-
forma asi una situacién limite: ¢ el protocolo es un
maximo o un minimo terapéutico?

Método

La bioética es una ética de la vida y de la salud,

y se ocupa de la vida moral tal como se practica,

no (solo) como se teoriza 8. Como ética aplicada,

busca resolver problemas practicos en los cam-

pos biomédico, biotecnolégico, sanitario, social y

ambiental, en situaciones persistentes o emergen-

tes, mediante la consideracién de los elementos que
componen un determinado conflicto y mediante el
analisis de los supuestos y repercusiones del proceso
de toma de decisiones en esta situacion. Teniendo
en cuenta que hay mucha discusion en la literatura
acerca de cudl seria la vocaciéon metodolégica de la
bioétical”?, esta investigacion busca armonizar los
supuestos de la bioética empirica con las corrientes
de pensamiento trabajadas en la Catedra Unesco de

Bioética de la Universidad de Brasilia (UnB).

Hay tres dimensiones que es necesario alcanzar
en el proceso de investigacion en bioética *:

1. Condicién veridica: el proceso de investigacion
debe tratar de asegurar que la cuestion éticain-
vestigada sea genuina y auténtica, enmarcada
en términos de la forma en que es vivida y
negociada en la practica por actores morales,
en lugar de ser construida en abstracto por
un tedrico moral;

2. Condicién realista: el proceso de investigacion
debe tratar de garantizar que el anélisis tenga
en cuenta las circunstancias en las que se en-
cuentran los actores morales y preste la debida
consideracién a los factores que pueden res-
tringir o limitar las acciones o elecciones dispo-
nibles para los actores;

3. Condicién pragmatica: el proceso de investi-
gacion debe tratar de generar conclusiones o
soluciones para los problemas normativos que
sean lo suficientemente respetuosas y que im-
pliquen las preocupaciones y cuestiones de las
partes interesadas, para que se puedan aceptar
e implementar.

El abordaje metodolégico que aqui se propone
es socialmente situado y comprensivo, aporta cono-
cimientos, elementos, percepciones y afirmaciones,
con base en la proximidad y vivencia del fenémeno
sentipensado. Se trata de un andlisis bioético de la
situacion -no puramente casuistico/comparativo
o limitado a objeciones de conciencia o conflictos
morales particulares®-, en el que se ponderan
las multidimensiones de la situacién de conflicto,
resguardando un esfuerzo de armonizacién entre
ontologias, epistemologias y frameworks tedricos 8.

El primer paso del proceso se refiere a la iden-
tificacion de la naturaleza del problema bioético
(emergente o persistente ), es decir, la observacién
sentipensante de la situacion que se coloca en ana-
lisis. En ese momento, se asume que el conflicto de
intereses existe y tiene sentido, es decir, que hay un
conflicto moral que se puede describir y para el cual
son posibles respuestas o proposiciones (en el caso
de los dilemas). En esta etapa, es necesario des-
cribir el contexto de la cuestién moral puesta en
evidencia, con la constatacion de la realidad (com-
pleja y concreta®) y de los indicadores (sociales,
sanitarios, epidemioldgicos, etc.) disponibles.

El proceso de investigaciéon respeté el hecho
de que las discusiones en bioética tienen un carac-
ter interdisciplinario. Asi, se establecié que los ele-
mentos que componen la cuestion ética que se va a
investigar también estan atravesados por esta carac-
teristica, es decir, son objetos de frontera. El tema
elegido en esta investigacion fue el acceso al trata-
miento para la hemofilia, y estos son los descriptores
relativos a la bioética: 1) en una dimensién macro-
bioética: responsabilidad social y justicia en salud;
y 2) en una dimensién microbioética: vulnerabilidad,
justicia -como fairness, asumiendo cierta dimensiéon

Investigacion
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intraducible de esta palabra, que corrientemente se
ha entendido como equidad-, la regla del rescate
y el principio del no abandono. También se busca-
ron, de forma concatenada, los términos hemofilia,
profilaxis, tratamiento y bioética, en inglés y portu-
gués, en las bases de datos MEDLINE y SciELO.

Esta etapa tiene una dimensién narrativa,
en la que se pueden escuchar personas, grupos,
instituciones e incluso objetos o artefactos que
tengan agencia en el mundo. Manchola-Castillo
y Garrafa® y Manchola Castillo y Solbakk*® enu-
meran formas de recoger la narrativa y Manchola
presenta la perspectiva adoptada en este trabajo:

Nussbaum resalté en varias de sus obras que los
elementos narrativos, en algunos momentos gene-
rados por el método socrdtico, pueden enriquecer el
juicio moral, al producir emociones como la empatia
y la compasion en los actores que deciden. Segun la
autora, estos elementos pueden resultar en decisio-
nes morales mds ricas, en las que se llevan en cuenta
los diversos matices que las historias -a diferencia
de simples casos o relatos- incluyen, entre otros:
escenarios, épocas, personajes, tradiciones, senti-
mientos, valores y diversos principios .

Con el fin de captar otras voces que participan
en el tema de los conflictos en el acceso al trata-
miento de la hemofilia, y entendiendo que este
tema implica el proceso de toma de decisiones,
en ambitos de la salud que trascienden la clinica,
fue necesario realizar la investigacién en el 4mbito
de instituciones centradas en esta finalidad. Asi,
se buscd otro espacio en el que el conflicto es
patente: el Poder Judicial. Se recopilaron decisio-
nes de tribunales locales y superiores, en un ana-
lisis inicial de los procesos presentes en el sistema
judicial (Natjus y sitio web del Consejo Nacional de
Justicia, CNJ), a partir de documentos disponibles en
los sitios electrénicos de las instituciones.

La Ordenanza 725/2018 %2, de la Secretaria de
Estado de Salud del Distrito Federal (SES-DF) se
puede enumerar como un punto de partida nor-
mativo. También se realiz6 una investigacion de
jurisprudencia en la base de datos del Tribunal de
Justicia del Distrito Federal y Territorios (TJDFT) y
en el Tribunal Regional Federal de la 1.7 Region
(TRF1) -circunscripcion del DF-, sin incluir las bases
de datos de los tribunales superiores, con uso
de las palabras clave hemofilia, medicacién,

medicacién y suministro. Se excluyeron los temas
penales y de seguridad social.

El segundo paso del analisis corresponde a traer
al ambito del sentipensar las posibles respuestas o
proposiciones que se van a presentar para dirimir
el conflicto ético. Sentipensamiento es un término
recogido de la sabiduria popular colombiana por el
socidlogo Borda® y por Galeano®, y repercutido
por Santos*> y Moraes y Torre %:

En la cultura del Caribe colombiano, y mds especi-
ficamente en la cultura riberena del rio Grande de
La Magdalena, que transporta sus aguas al Océano
Atldntico, el hombre-tortuga que sabe resistir para
enfrentar los contratiempos de la vida y superarlos,
que en la adversidad se retira y luego vuelve a la
existencia con la misma energia que antes, es tam-
bién el hombre Sentipensante, que combina razon y
amor, cuerpo y corazon, para deshacerse de todas
las (malas) formaciones que rompen esta armonia
y para decir la verdad, tal como la describe Eduardo
Galeano en el Libro de los Abrazos, en homenaje a
los pescadores de la costa colombiana .

Esta es, por lo tanto, la integracion sentir-
pensar-actuar, un proceso cognitivo-emocional
incorporado, que contrasta marcadamente con el
“desapego desencarnado” y abstracto del raciona-
lismo cartesiano. En cierto modo, es un encuentro
fortuito entre la sabiduria popular y las nuevas pers-
pectivas que aportan las neurociencias, poniendo de
manifiesto que diferentes epistemologias, en ciertas
circunstancias, pueden coexistir y dialogar.

Se trata de revisitar las narrativas y hacer un
ejercicio de comprensién de la naturaleza de los
argumentos de los diferentes agentes, prestando
atencion a qué normas, virtudes, principios y valores
se evocaron en el proceso. Damasio, por ejemplo,
afirma que no somos mdquinas de pensar, somos
mdaquinas de sentir que piensan®. Estos pensamien-
tos encuentran ecos en textos de otros autores %%,

En esta etapa, los aspectos simbolicos, técnicos,
politicos, econémicos, histéricos y sociales pueden
convertirse en vectores de analisis, una vez que
constituyen el contexto complejo y concreto en
el que se desarrolla el conflicto moral. Es posi-
ble evocar instrumentos, normativas y teorias,
como, por ejemplo, la Declaracion Universal sobre
Bioética y Derechos Humanos (DUBDH), para ayu-
dar a organizar una posible respuesta al conflicto.
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En este proceso, no se deben desestimar aspec-
tos subjetivos del conflicto que pueden afectar
a los involucrados, tales como el sentimiento de
injusticia, temor, abandono o inconformidad con la
situacion problema. Es decir, no se asume la falsa
dualidad razén-sentimiento. El razonamiento moral
siempre esta implicito o situado e implica un equili-
brio entre la razén y las emociones morales, aunque
ciertas escuelas de pensamiento ético insistan en
una propuesta de convocacién exclusiva de la razén.

Finalmente, se buscan elementos teéricos y
argumentos mediante los cuales se justifique la
decision ética formulada, en articulacién con la rea-
lidad concreta del sistema-mundo, con cierto grado
de conceptualizacién abstracta y experimentaciéon
activa. Esto permitird comprobar si el conjunto de
valoraciones o juicios éticos alcanzados son relevan-
tes en la resolucién de la situacién de conflicto.

Desarrollo

Situacion limite

En 1976, en el discurso inaugural de un congreso
mundial sobre la hemofilia, la hematéloga llsley
Ingram declaré: la historia de la hemofilia muestra
a la mente humana tratando de definir y abarcar
un fendmeno misterioso y fascinante; y también el
corazon humano, respondiendo al desafio de las
repetidas adversidades“.

Estas adversidades son las situaciones limite.
Se trata de un concepto polisémico, pero algunos
autores dan pistas de cémo es posible articularlo con
la cuestion de la equidad en el acceso a los tratamien-
tos para la hemofilia. En sentido comn, es aquella
situacion en la que se vivencian experiencias dife-
rentes a las que surgen de situaciones ordinarias o
corrientes. Para Berlinguer, como apunta Garrafa®,
los avances biotecnocientificos traen cuestiones
morales que se sitlian en la frontera, es decir, las inno-
vaciones tecnoldgicas en el campo biomédico (situa-
ciones emergentes) desafian ciertas concepciones
y normas vigentes, conformando situaciones-limite.

Para Freire %%, tales situaciones se refieren a las
condiciones histéricas que impiden a las personas
tener libertad y resultan en grandes asimetrias
socioecondémicas. El término situacion limite tiene
una connotacion existencial (muerte, sufrimiento,
lucha, culpa) derivada de determinadas circuns-
tancias de la vida, como sefalan Thornhill, Miron y

Jaspers . Silva, suponiendo que en el plano de la
decision ética, los factores objetivo y subjetivo no
pueden separarse completamente, reflexiona:

La situacion limite siempre estd configurada por la
insuficiencia del valor, pero, nuevamente, esta insu-
ficiencia no es intrinseca al valor mismo; aparece
cuando la singularidad dramdtica de la situacion en
la que se encuentra el sujeto lo lleva a cuestionar el
valor, y a ver que lo que representa el valor en tér-
minos del bien no coincide con la mejor eleccion*.

El autor sefala que, en el plano de la decision
ética, los factores objetivos y subjetivos no pue-
den separarse por completo, y que no podemos
elegir solo uno de ellos como base de opciones*,
pero es necesario llegar a una tercera via, conside-
rando momentos en los que muchas vidas valen el
sacrificio de unas pocas; hay momentos en que
el sacrificio de una vida no se justifica por la sal-
vacion de muchos*. Parte de la tension ética que
atraviesa el problema enumerado se relaciona con
lo anterior: como la situacion singular y el limite que
vive una PCH, al intentar acceder al tratamiento,
se convierte en un conflicto de justicia distributiva y
contrapone vidas identificadas y vidas estadisticas .

Tales perspectivas pueden componer el
siguiente panorama de andlisis: las PCH pueden
gozar de nuevos tratamientos que impactan
positivamente en su calidad de vida, pero hay
condicionantes y determinantes clinicos, éticos,
sanitarios, sociales y econémicos que componen
la compleja ecuacién de acceso al nuevo medi-
camento®. Los ciclos de innovacion, resultantes
del avance biotecnocientifico, imponen un ritmo
acelerado en las interacciones entre profesiona-
les de la salud, pacientes e industria farmacéutica,
generando expectativas de efectos positivos de
nuevos medicamentos, demandas de actualiza-
cion de protocolos y presién sobre los sistemas
de salud, que necesitan readaptar presupuestos
y procesos de adquisicion y dispensacioén.

En este contexto, el gestor tiende a pensar
en escasez de recursos y en métricas utilitaris-
tas, como, por ejemplo, costo-efectividad . Y el
paciente requiere acceder a la medicaciéon no
solo para evitar secuelas o no morir prematura-
mente, sino para poder vivir con calidad hasta el
final de una vida humana de duracién normal.

Se deben destacar las razones que traen la
cuestion de la calidad de vida a esta discusion.

Investigacion
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La hemofilia es una condicién genético-hereditaria
que afecta principalmente al sexo masculino v,
por tratarse de una “enfermedad de la sangre”,
con todos los simbolos que ello implica, somete
a las familias afectadas a dindmicas de cuidados
peculiares. Estas se imponen por el “miedo a san-
grar”, con nuevos limites para los nifios, a quienes
se les exige, en nuestra sociedad, que desempeiien
papeles masculinos “fuertes” o “temerarios” 444,

Con esto se establece un limite silenciado:
los nifios con hemofilia “no deben” practicar depor-
tes y deben tener cuidado para evitar accidentes
durante el juego libre3. Este es un limite que se
puede evitar con los modelos actuales de trata-
miento profilactico, que, sin embargo, son costosos.

Existe una extensa literatura acerca de la hemo-
filia, con libros* y manuales®!, y no es el objetivo
de esta reflexion describir de forma pormenorizada
eventos biolégicos o enfoques biomédicos sobre el
tema. Este texto se construyé por medio del sen-
tipensar, y discute una dimensién de la injusticia,
que es, ante todo, vivida y sentida. En otras palabras,
se pretende discutir una faceta concreta del con-
flicto entre concepciones de justicia que se puede
expresar en la siguiente pregunta: ;buscamos solo
compensar a quienes estan en una situacion de des-
ventaja o buscamos dar a las personas las mismas
opciones u oportunidades, independientemente de
su condicion en el sistema-mundo?

Actualmente existen dos modalidades de trata-
miento de reposiciéon de FC, la primera se basa en
la demanda y la segunda es profilactica **°?. El tra-
tamiento a demanda se administra después de un
episodio hemorragico, mientras que el profilactico
se administra previamente.

Parece obvio que la adopcidén de un esquema
profilactico efectivo, basado en el principio de pre-
caucion, seria la decision ética que tomar. Por lo
tanto, la profilaxis primaria es un consenso entre
investigadores y organizaciones en el campo de
los estudios de hemofilia. Ademas, un estudio en
el que participaron Brasil y Canada, por ejemplo,
presenta como principal hallazgo que el aumento
del acceso a concentrados de FC para ninos con
hemofilia severa es un imperativo mundial 2.

En Brasil, se han establecido protocolos clinicos y
directrices terapéuticas (PCDT) para el tratamiento de
la hemofilia3. Se trata de orientaciones estructura-
das que contienen las mejores evidencias disponibles
(eficacia, seguridad, efectividad y costo-efectividad)

para el diagnéstico adecuado, tratamiento reco-
mendado, medicamentos disponibles en el Sistema
Unico de Salud (SUS) y otras orientaciones que
deben seguir los gestores y profesionales de la salud.
El protocolo permite atribuir estdndares y orien-
taciones técnicas para los cuidados, pero se debe
reconocer que su caracter es limitado (al sumario de
evidencias) y temporalmente circunscrito.

En el 2007, Manco-Johnson y colaboradores>*
realizaron un ensayo clinico en el que demostraron
el efecto protector de la profilaxis, especialmente
sobre las lesiones articulares, que son un problema
recurrente para las personas que viven con hemofi-
lia. Pero esto implica mayores costos que el esquema
terapéutico a demanda, lo que complica todo el pro-
ceso de acceso a la tecnologia. Los autores también
destacan que la transicién de tecnologias -del uso de
FC hemoderivado al uso de factor recombinante-,
ha brindado seguridad a los pacientes atemorizados
por el VIH y la hepatitis, de la misma manera que hoy
lo serian por virus como los que causan la COVID-19,
el dengue, el zika o la chikunguna.

Desde el 2007, el uso de FC recombinante
para el tratamiento de la hemofilia se ha genera-
lizado vy, en Brasil, su adopcién depende de acuer-
dos entre el Estado y las empresas del sector. Por lo
tanto, el Ministerio de Salud de Brasil, a pesar de
numerosas dificultades, reconocié esta posibilidad
mediante una actualizacion, en elaboracién tras una
consulta a la comunidad®®, del protocolo clinico y de
la directriz terapéutica para la profilaxis de la hemo-
filia A severa®3. Sin embargo, la comunidad de PCH
ya sefala la demanda de FC recombinantes de larga
duracién con tratamiento individualizado.

La coexistencia de cuatro generaciones dife-
rentes de enfoques terapéuticos para la hemo-
filia puede generar una situacién de confusién
acerca de las opciones, ya que establece la nece-
sidad de compararlas: la primera generacién
(década de 1970) corresponde a los FC derivados
de plasma; la segunda (década de 1990) corres-
ponde a los FC recombinantes; la tercera (década
del 2010) corresponde a los FC recombinantes de
larga duracién; y, actualmente, se estan realizando
investigaciones con terapias génicas y enfoques
moleculares mas complejos, lo que corresponde
a la cuarta generacién. Entre estas varian los cos-
tos, la seguridad, la eficacia y los desenlaces .

Este escenario complejo debe analizarse con
parsimonia, una vez que conduce al conflicto entre
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decisiones (mejor opcion de tratamiento) y valores
(deberes o consecuencias), es decir, entre la opcion
por el mejor tratamiento o por la mejor estimaciéon
de costo-efectividad, por ejemplo. Este tipo de
andlisis parece haber salido del mito del lecho de
Procusto o la alegoria de la cama de Sodoma y
se puede traducir de la siguiente manera: ;debe el
paciente ajustarse al protocolo o el protocolo debe
ajustarse al paciente? Pero este analisis no puede
realizarse exclusivamente segin un modelo de eco-
nomia de la salud, sin tener en cuenta la diversidad
de otros criterios, incluidos los derechos humanos.
La literatura ya ha sefialado direcciones, como el
analisis de decisiones basado en multicriterios .

En el proceso de traduccién del conocimiento, es
decir, en su aplicacion practica, los investigadores cli-
nicos y los gestores deben llegar a un consenso sobre
cémo aplicar los nuevos conocimientos e incorpo-
rar las nuevas tecnologias a los sistemas de salud.
La ecuacion para el tratamiento de la hemofilia -
aunque el objetivo ha sido siempre tratar a las per-
sonas...-, se expresa en términos de costos directos
e indirectos, la carga de vivir con hemofilia (burden
of disease) el tipo de tecnologia (FC hemoderivado
o recombinante) y la forma de acceso (a demanda o
profilaxis en sus diferentes grados) >,

Con esta informacién en manos, a menudo pro-
ducida por estrategias de sumarizacién de evidencias,
los hematdlogos organizan paneles para establecer
metas para el tratamiento de personas que viven con
hemofilia. En general, el gestor del sistema de salud
se ve obligado a convertir estas metas en protocolos,
desde una perspectiva utilitarista, que optimice los
recursos y estandarice los tratamientos. Tal estanda-
rizacién asigna Ul per capita de FC para el tratamiento
y estima los costos per capita de tratamiento

Por supuesto, estos calculos deben realizarse para
permitir la planificacién de compras o licitaciones,
que, a su vez, se deben prever en un presupuesto.
Por lo tanto, se espera que un “buen gestor” valore
la economia y contenga los costes, ya que son fre-
cuentes las denuncias de sobreprecificacién por
parte de la industria farmacéutica®?. Pero, una vez
superadas las rondas de precificaciéon de los medica-
mentos y definido un costo medio por paciente y una
prevision de compra, surge otra cuestion: ¢las dosis
previstas en el protocolo son sugerencias o limites?

Las revisiones sistematicas y los metanalisis,
reconocidos como evidencias sélidas, trabajan con
estimaciones (odds ratio, riesgo relativo, medidas de

homogeneidad/heterogeneidad, etc.) y, a pesar de
ser necesarios enfoques tecnocraticos, se basan en
condiciones controladas®. Ademas, estos estudios,
que orientan la formulacién de protocolos, tienen
limitacion temporal, y el mundo académico no es esta-
cionario. Las revisiones son retrospectivas y cubren
intervalos de tiempo especificos. Por lo tanto, de tiem-
pos en tiempos, se deben revisar las revisiones.

Otro punto importante se refiere a los desenla-
cesy alamagnitud de los efectos de los tratamientos
descritos en los protocolos. Nuevamente, es necesa-
rio comprobar que los ensayos clinicos aleatoriza-
dos alejan al clinico de las evidencias anecdéticas,
es decir, de las impresiones cotidianas acerca de
tratamientos o conductas, que pueden estar ses-
gadas. Sin embargo, a pesar del riesgo de sesgo,
no se puede ignorar que la expresion de una con-
dicién genética o enfermedad tiene aspectos
singulares, bioldgicos o psicosociales.

Segun Greenhalgh, Sackett -uno de los padres
de la medicina basada en evidencias (MBE) ¢*-
defiende que, antes de someter a un paciente a
tratamiento con un medicamento, el médico debe:

Identificar el objetivo final del tratamiento para
este paciente (curacion, prevencion de recidivas,
limitacion de incapacidad funcional, prevencion de
complicaciones tardias, tranquilidad, efecto palia-
tivo, alivio sintomadtico, etc.);

Seleccionar el tratamiento mds adecuado utili-
zando todas las evidencias disponibles (esto incluye
evaluar si el paciente realmente necesita tomar
algtin medicamento);

Especificar el objetivo del tratamiento (;Cémo
sabrd cudndo interrumpir el tratamiento, modifi-
car su intensidad o cambiar a otro tratamiento?)%°.

En otro fragmento, Greenhalgh reflexiona:

Asl, aunque a veces se presenta erroneamente a los
protagonistas originales de la MBE como si hubie-
ran tachado al pobre paciente del guion, en reali-
dad eran muy cuidadosos al presentar la MBE como
determinada por la eleccion del paciente (y, por lo
tanto, como dependiente del razonamiento clinico).
El “mejor” tratamiento no es necesariamente el que
ha demostrado ser mds eficaz en ensayos clinicos
aleatorizados, sino el que mejor se adapta a un con-
junto dado de circunstancias individuales y satisface
las preferencias y prioridades del paciente .
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Estos fragmentos permiten dos consideraciones:
1) el tratamiento debe ser siempre singular;
Yy, en consecuencia, 2) las dosis previstas en el pro-
tocolo son sugerencias y no limites. Por lo tanto,
el clinico debe manejar las mejores evidencias
de la literatura y sopesarla a la luz de los indicios
que trae el paciente (y que él comprueba) y de las
preferencias que expresa. Desde el punto de vista
ético, son expresiones de justicia, precaucion y
consideracion de los intereses del paciente. El acto
terapéutico no se limita a la tecnocracia de la dosis
establecida en el protocolo, sino que depende de la
adecuada formulacion de una conducta basada en
las mejores evidencias disponibles, que indiquen la
posologia que atendera la singularidad del caso.

Acceso singular

La eleccién del tratamiento presupone un vinculo
ético con el paciente, que acepta tratarse en un gesto
de confianza y necesidad. En ese sentido, la decision
clinica conserva una dimensién de equidad, en la
que el médico considera si le estd dando a todos los
pacientes lo que necesitan para restablecer su salud.
Una accién clinica objetivamente aducida del proto-
colo operara con otro vector moral, el de la igualdad,
es decir, todos recibiran el mismo tratamiento.

En este caso, el mismo trato significa la nega-
cién de la singularidad biopsicosocial de los
pacientes, sin dar efecto alguno a sus necesidades
o exigencias. Actuar dentro de un parametro igua-
litario de justicia en este tipo de situaciones puede,
paradéjicamente, generar inequidad o aumentar la
injusticia. Asi, el paciente que necesite una mayor
dosis de medicacion, por estar fuera de los para-
metros establecidos en el protocolo, puede verse
desasistido o insuficientemente asistido.

Para comprobar si las justificaciones presentadas
anteriormente se ajustan a la realidad de las situa-
ciones limite para las PCH, los argumentos presenta-
dos en decisiones judiciales (DJ) sobre tratamientos
dispensados para la hemofilia en los sitios web del
CNJ, TIDFT y en el TRF1, circunscripciéon del DF.
Este analisis permitié reflexiones sobre el acceso
singular en situacion limite con foco en los conflictos
reales llevados a los tribunales brasilefios.

En total, se encontraron 14 DJ (denominados
DJ-1 a DJ-14) en la capital del pais y estado foco
de investigacién, y los datos se ordenaron con

la categorizacién de los argumentos disponibles
en estos documentos (del Gobierno, médico y
magistrados). De este total, 13 fueron favorables
y una fue desfavorable al acceso medicamen-
toso, esta Ultima relacionada con una persona con
hemofilia B severa. Como parametro para la organi-
zacion de datos, se utilizoé el modelo de Marques?’
con adaptaciones. Se analizaron los argumentos de
los representantes del Estado, de los profesionales
de salud invitados a manifestarse y del juez.

El discurso juridico en salud presente en esta
muestra se basa en los principios y directrices del
SUS: universalidad, igualdad, integralidad, gratuidad,
participacion de la comunidad, descentralizacion,
regionalizacion y jerarquizacion de las acciones y
servicios de salud . Ademas, trae ciertos elementos
de influencia Rawlsiana®, el mismo que afirma que
es obvio que una sociedad concreta rara vez estd
bien ordenada, ya que “lo que es justo y lo que es
injusto suele estar en disputa” ”°.

Forma parte de esta disputa algunas personas
con vidas reales, comunes, en situaciones extraordi-
narias: vivir con una enfermedad rara, no perceptible
a primera vista, pero sentida por este paciente exten-
dido” como el “nifio de tierna edad que necesita tra-
tamiento para tener una vida digna” (DJO1 y DJO7).

La lectura de las dos decisiones aparentemente
sefala una demanda de tratamiento profilactico
en estos casos. Pero hay un consenso expreso en
todas ellas, tanto por parte de los especialistas
hematélogos como por parte del cuerpo técnico
del derecho: la gravedad de los eventos hemorra-
gicos con posibilidad de lesiones y secuelas que
comprometan la salud y la vida.

Los argumentos biolégicos y de derechos huma-
nos se repiten en los discursos especializados (médico
y juridico) a tal punto que existe un estandar de argu-
mentacién que prevé homogeneidad y similaridad,
pero escapa a la singularidad, prevaleciendo el limite
en detrimento de la sugestion. En una perspectiva
general: el enfoque del Estado esta en el costo y
en la disponibilidad del tratamiento; el enfoque de
los profesionales de la salud esta en los desenlaces
clinicos; y, finalmente, el enfoque del tribunal esta
en la cuestion de los derechos garantizados por el
Estado. Los tres discursos son legitimos, pero con-
flictivos, y se basan en concepciones éticas distintas,
que oscilan entre el utilitarismo y el deontologismo.

Se sabe que hoy el sistema de decisiones judicia-
les en salud cuenta con la asistencia de un aparato
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tecnocratico (Natjus y e-NatJus) que, en Ultima
instancia, no debe acomodar una visién limitada o
caricaturizada de la medicina basada en evidencias
que implique un riesgo de acentuacién de ciertas
caracteristicas de los marcos ético-normativos que
orientan los posicionamientos de las partes que
participan en el conflicto. Cabe recordar que la
elaboracién de dictdmenes por parte de los profe-
sionales de salud servirdn como prueba pericial en
las demandas. Esto significa que los profesionales
que emiten dictdmenes deben tener una visién
adecuada y critica del uso de evidencias. Esta es
una discusioén incipiente, pero necesaria’?.

En el caso de la hemofilia, el tratamiento tiene
como objetivo un desenlace dificil -evitar el san-
grado- y es necesario considerar que la condi-
cion afecta principalmente a los nifos, a quienes,
en Brasil, por razones culturales, les gusta correr
al aire libre, trepar a los arboles, jugar al fatbol y
practicar deportes de contacto, y las nifias pue-
den hacer lo mismo si asi lo desean. Pero los
nifos con hemofilia viven contenidos o limitados,
indirectamente, por el costo per capita del FC,
es decir, por el limite de la prescripcion de las dosis
de rescate que deberan tomar cuando presentan
episodios de sangrado derivados del “indiscipli-
nado lid” de querer jugar libremente, por ejemplo.

Asi, no pueden disfrutar de una vida plena porque
tienen una desventaja provocada por la loteria biolo-
gica, ya que no eligieron nacer con hemofilia, y por
la loteria social, porque no eligieron no tener acceso
a tratamientos efectivos. Pero se compensan con
tratamientos que limitan el sangrado y les permiten
vivir, y los protocolos actuales establecen las formas
y dimensiones de la gestién biopolitica de estas vidas.
En una sociedad justa, las compensaciones son nece-
sarias, pero quiza no sean suficientes para dar a las
PCH las mismas opciones u oportunidades, indepen-
dientemente de su situacién en el sistema-mundo.

La profilaxis dispensada actualmente en los pro-
tocolos disponibles en el SUS es limitrofe, y el posi-
ble uso de hemoderivados no estd exento de
riesgos. La disponibilidad de la segunda generacién
de FC, que son mas seguros, depende de los pac-
tos de transferencia tecnolégica o de importacion;
la tercera generacion tiene costos elevados, pero
permite ganar en términos de calidad de vida.

En las demandas judiciales, por lo general, se soli-
cita el acceso a la segunda y a la tercera generaciones
de FC, en funcién de los efectos y de las ganancias

cualitativas. El acceso singular al FC, es decir, segln la
necesidad individual y el estilo de vida, garantizan la
igualdad de oportunidades y, aun, el ejercicio de las
capacidades descritas por Nussbaum, como la salud
corporal o las interacciones lidicas 7.

Hoy, hay 13.000 brasilefos afectados por la
hemofilia que pueden llevar vidas con relativa cali-
dad, siempre que reciban tratamientos disefiados con
base en protocolos terapéuticos singulares, en los
que se implementan regimenes de profilaxis con
estudios farmacocinéticos individuales y se evalla la
reaccion del organismo a las dosis de factor anticoa-
gulante, como los nuevos estudios han sefalado .

Quiza sea necesario recordar la perspectiva del
cuidado centrado en el paciente y el rol de acciones
de humanizacién establecidas en el SUS para garan-
tizar la singularidad del cuidado. Pero se entiende,
obviamente, que no se puede ofrecer un trata-
miento singular en detrimento del tratamiento de
otros grupos de personas, de la misma forma que
no se puede privar a un individuo o abandonarlo sin
que haya recibido los debidos cuidados. Pero cabe
sefalar que este es un falso dilema o un conflicto
que se puede reconfigurar en otros términos,
una vez que se asume que, en el SUS, toda atencion
es integral y el acceso es universal.

Los recursos financieros son finitos, pero la capa-
cidad de gestionar el sistema de salud siempre se
puede optimizar para garantizar un tratamiento
adecuado a las personas. Nuevamente, recono-
cemos que esta no es una discusion simple y que
no puede tomarse a la ligera. Pero el objetivo de
esta investigacion es llamar la atencién al hecho
de que, invariablemente, se establece una polari-
zacion entre proveer cuidados a una persona con
una enfermedad rara o discapacidad y la disposicion
del Estado a pagar por ello, que se oculta en argu-
mentos (rasos) del tipo “Si le doy a fulano el costoso
medicamento X, mil nifos se quedaran sin vacuna”.

Para evitar el conflicto de perspectivas, se debe
analizar detenidamente el tema de la financia-
cién de tratamientos para enfermedades raras,
valiéndose, por ejemplo, de profundizaciones teé-
ricas orientadas por el rol de articulos de la DUBDH
o por enfoques basados en la equidad’. En las
sentencias judiciales recogidas, la argumentacion
utilitarista -con sus consideraciones sobre ven-
tajas, desventajas, riesgos, costes y desenlaces-
se ha contrapuesto con un modelo que apunta a
soluciones pragmaticas basadas en el impacto de
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los nuevos medicamentos en la calidad de vida
de los PCH, con caracteristicas mas rawlsianas.
En un pais que tiene un sistema universal de salud,
como Brasil, pero que presenta desigualdades per-
sistentes, esta discusion es necesaria y urgente.

Consideraciones finales

La discusiéon de la equidad en situaciones limite
de acceso singular al tratamiento medicamentoso
preventivo para PCH se ha convertido en una cons-
tante en los tribunales. Este tema es compartido
con varias enfermedades raras, que son el objetivo
de las innovaciones farmacéuticas basadas en una
l6gica de medicina personalizada y de costos ele-
vados. Para (no) concluir, retomamos las tres con-
diciones propuestas en la metodologia:

1. Condicion veridica: presentamos elementos de la
cuestion bioética del valor de una vida versus el
costo del tratamiento de una condicién genética
rara que, en las concepciones utilitaristas que im-
pregnan el escenario de la economia de la salud
publica, se enmarca erréneamente como el costo
del tratamiento versus el costo del tratamiento de
muchos. Existe la posibilidad de otros enfoques
ético-politicos para el asunto, pero existe una
repercusion practica e inmediata, negociada por
actores morales en los tribunales, que tiene efec-
tos visibles en las condiciones de acceso al trata-
miento limitrofe la que garantiza calidad de vida;

2. Condicion realista: los recursos financieros dis-
ponibles para la oferta de tratamientos dentro
de un sistema de salud son finitos, sin embargo,
este mismo sistema, si es universal y equitati-
vo, debe garantizar la igualdad de oportunida-
des en el acceso. La garantia del “mayor bien

para el mayor nimero de personas” dentro del
sistema no deberia significar la oferta del tra-
tamiento minimo, sino la oferta del tratamien-
to necesario. Se puede retomar la reflexiéon
de que este sistema no solo deberia brindar
compensaciones a quienes se encuentran en
una situacion de desventaja, sino garantizar
las mismas oportunidades a las personas,
independientemente de su situacion;

. Condicién pragmatica: el acceso al medicamen-

to (de alto costo) es una situacion limite que
implica una reflexion sobre el valor de las vidas
estadisticas versus el valor de las vidas identi-
ficadas. Asi, es necesario sentipensar las posi-
bles respuestas o proposiciones que se desea
presentar con base en la experiencia concreta,
es decir, en las repercusiones regulatorias y ju-
diciales del proceso de acceso al tratamiento
de la hemofilia, viendo a este sujeto como una
persona que debe tener acceso a un tratamien-
to adecuado, que le garantice calidad de vida,
y no solo la vida limitrofe. La contraposicién del
acceso de uno versus el acceso de muchos no
debe ser un conflicto moral circunscrito al mé-
dico o al paciente, sino un ejercicio reflexivo
permanente del gestor que necesita proveer
los mecanismos para que este conflicto se sien-
ta con menos fuerza en el espacio moral mas
sensible: el de los cuidados de la PCH. En un
pais heterogéneo como Brasil, comprender los
itinerarios terapéuticos y los costos que implica
la falta de acceso, es decir, saber cuanto le cues-
ta al sistema de salud dejar a un paciente sin
el tratamiento adecuado, puede ser uno de los
mecanismos para satisfacer las demandas espe-
cificas de los grupos de pacientes y para mino-
rar los conflictos de la asignacién de recursos.

Agradecemos a la Coordinacion de Perfeccionamiento de Personal de Nivel Superior (Capes) por el apoyo para la realizacién

de la investigacion.
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