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Introdugdo: Ha uma literatura crescente demandando flexibilidade nos critérios
de tomada de decisdao para doengas raras ou ultrarraras, dadas as suas
especificidades, abrangendo a comprovagdo de evidéncias cientificas
(avaliagdo de tecnologias em saude), critérios de eficiéncia (disponibilidade a
pagar), governanga do processo deliberativo e implementagdo (contratos de
compartilhamento de risco).



Objetivos: Mapear e sintetizar critérios diferenciados em doengas raras nas
decisdes de cobertura e identificar a adogado desses critérios por agéncias de
ATS em diferentes tipos de sistemas de saude.

Metodologia: Foi conduzida uma overview de revisdes, em conformidade com
as recomendacgdes da Cochrane para overviews. As buscas (agosto de 2025)
abarcaram MEDLINE, CINAHL, Embase, Scopus, Web of Science, Cochrane
Library e Epistemonikos, além de literatura cinzenta de agéncias e Ministérios
da Saude (INAHTA/RedETSA). Os critérios de elegibilidade foram definidos a
partir do acronimo PCC: Populacdo — doencgas raras; Conceito — critérios
propostos ou aplicados para decisdes de cobertura/desinvestimento; Contexto
— ambito sistémico (nacional ou regional). A triagem e a extracdo foram
realizadas em dupla, com formulario padronizado, e a qualidade metodoldgica
das revisbes foi avaliada pelo checklist JBl. Nao foram conduzidas meta-
andlises nem novas avaliagdbes GRADE. O protocolo foi registrado
prospectivamente no PROSPERO: CRD420251115351.

Resultados: De 2.261 registros, 17 revisdes incluidas (10 sistematicas, 7 de
escopo). As definigdes de doencga rara variam entre limiares e critérios como
gravidade e auséncia de alternativas. O uso de critérios tradicionais
(efetividade/eficacia, seguranga, custo-efetividade, impacto orgamentario) foi
heterogéneo e alinhado ao tipo de sistema: universais usam conjuntos mais
amplos e estruturados (com limiares e avaliacdo de qualidade); meritocraticos
priorizam custo-efetividade e vantagem terapéutica; residuais aplicam critérios
seletivos. Critérios adicionais aparecem de modo desigual: gravidade, raridade,
participacdo de pacientes, vias especializadas, equidade/solidariedade e
beneficios socioeconémicos. Nenhuma revisdo avaliou viés de relato ou
certeza por GRADE, reduzindo a confianga nos achados.

Conclusdes/Consideragdes finais: Abordagens para cobertura em doengas
raras variam entre paises e modelos de sistema, com incorporagao crescente,
ainda que desigual, de critérios além da custo-efetividade. A auséncia de
avaliagdo de viés de relato e de certeza nas revisdes limita a forca e a
aplicabilidade das conclusbes. Sao necessarios marcos claros, contextuais e
transparentes, com participacéo sistematica de pacientes e tratamento explicito
de equidade.
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