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A descoberta
cientifica é o
primeiro passo para
tratamentos novos e
curas revolucionarias.
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O acesso do doente comeca com a investigacao médica. Os ensaios clinicos sao
uma parte essencial do desenvolvimento de novos medicamentos, dispositivos e
diagnodsticos que melhoram a saude e a qualidade de vida em todo o mundo.

Os ensaios clinicos determinam se os tratamentos novos sao seguros e eficazes.
E necessaria uma inscricdo de participantes robusta para que essa investigacdo
tenha sucesso, mas ha varios obstaculos, incluindo:

Falta de conhecimento do publico sobre os custos dos ensaios clinicos
para os doentes participantes

Falta de envolvimento dos prestadores de cuidados de saude

Disparidades sanitarias persistentes

Estes impedimentos sao a primeira e mais fundamental barreira no acesso dos
doentes a geracao seguinte de curas e tratamentos inovadores.

Embora as barreiras sejam multifacetadas, também o sao as oportunidades para os
responsaveis politicos, prestadores de cuidados de saude e defensores dos doentes
no sentido de melhorar o acesso e promover a inovagao meédica.
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Os ensaios clinicos num relance

Em muitos aspetos, os ensaios clinicos sao uma histéria de sucesso mundial.

Estdao em curso neste momento cerca de 419 000
estudos em todos os 50 estados dos EUA e 221
paises de todo o mundo.? A Europa Ocidental tem
a maior taxa de langcamento de novos ensaios,
seguida pela Europa do Leste e pela regido

Asia Pacifico.® Todos os anos, sdo gastos mais

de 160 mil milhdes de USD em investigagao e
desenvolvimento para ensaios clinicos, o que, sé
em 2021, resultou em 50 novas terapias aprovadas
pela Food and Drug Administration dos Estados
Unidos da América.

Estes ndmeros impressionantes refletem o

tempo e o compromisso necessarios para realizar
investigacgao clinica. Um ensaio para um novo
medicamento pode implicar dezenas a centenas
de milhdes de ddlares em investimento, centenas
ou milhares de participantes elegiveis para o
estudo e anos ou mesmo décadas de investigagao
para provar a seguranca e a eficacia.

Ha também custos indiretos. Estes incluem as
despesas com investigacao e linhas de estudo
cientifico que nao tenham sucesso, bem como
as despesas sem reembolso incorridas pelos
participantes no estudo, bem como pelos seus
familiares e cuidadores.

4 121,780
155,202

4,440

A etiqueta indica o
nudmero de estudos
em cada regido.

MENOS MAIS
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Tais investimentos, bem como a persisténcia

dos investigadores, proporcionaram novas
promessas para os doentes. S6 na Ultima década,
os exemplos de curas e tratamentos revolucionarios
incluem imunoterapias para a cura de cancros
infantis, tratamentos contra a fibrose cistica que
prolongam drasticamente a esperanga de vida e
medicamentos transformadores para condi¢cdes
muitas vezes debilitantes, como a enxaqueca.
Foram salvos milhdes de vidas quando décadas
de investigacao coletiva no desenvolvimento da
tecnologia de mRNA deram origem a uma vacina
contra a covid 19 em tempo recorde.

Estao em curso ensaios
clinicos em 221 paises de
todo o mundo.

A investigacao de doengas raras constitui uma
histéria de sucesso particularmente cativante.
Embora a probabilidade de aprovacdo de novos
medicamentos em geral tenha sido de cerca de

8% de 2011 a 2020, os tratamentos contra doengas
raras demonstraram um sucesso notavel, com uma
probabilidade de aprovacao de 17%.4

7,472

#7108
52,345
21,061 #8718
7,403
@~ 9792



Desafios da inscricao de participantes

Porém, para cada histéria de sucesso, ha numerosos ensaios clinicos que sao
interrompidos devido ao baixo numero de inscrigoes.

Estudos realizados concluiram que 12% dos
estudos registados sdo encerrados, o que
significa que a inscricdo € interrompida
prematuramente. O motivo mais comum é o
recrutamento reduzido.® Entretanto, quase 80%
dos ensaios clinicos ndo cumprem os prazos

de inscricao de participantes, atrasando o
desenvolvimento de tratamentos potencialmente
salvadores de vidas.”

E verdade que o desenvolvimento de
medicamentos é um processo longo. Podem
ser necessarios 10 anos ou mais para levar um
tratamento potencial do laboratdrio até a cama

do doente. As estimativas do custo total variam,
mas podem chegar a atingir os 2 mil milhdes de
USD se considerados os custos de estudos pds
aprovacgao e de oportunidade.

LOBAL ALLIANCE for PATIENT AC

O recrutamento lento prejudica os prazos,
aumenta os custos e consome mais tempo e
recursos do que qualquer outro aspeto dos ensaios
clinicos. O recrutamento de participantes ocupa
até 30% dos calendérios de desenvolvimento, com
cerca de 1,2 mil milhdes de USD em investimento.
As dificuldades de recrutamento originam atrasos
de um a seis meses.®

Por cada dia que um ensaio é atrasado, as perdas
acumulam-se. Com 11% dos locais de investigagcao
clinica a ndo conseguirem inscrever um Unico
participante e 37% com inscrigdes insuficientes,
as estratégias de recrutamento sao uma
componente crucial dos ensaios com sucesso.’

Um em cada 10
ensaios é interrompido,

na maioria dos casos 4

devido a inscricdes
insuficientes.



Compreender as barreiras ao acesso

Os desafios do acesso, incluindo as dificuldades de inscricao,

resultam de varios fatores.

Falta de conhecimento

Muitos doentes ndo tém conhecimento geral
sobre os ensaios clinicos. Os dados mostram
gue os niveis de escolaridade mais elevados, os
rendimentos anuais mais altos e o uso da internet
estdo associados a um maior conhecimento.”®
Porém, essas vantagens nao estao disponiveis
para todos. Talvez seja por isso que 40% dos
adultos inquiridos admitem nao compreender
plenamente os ensaios clinicos." Essa lacuna de
conhecimento pode prejudicar a oportunidade
de participacao dos doentes e agravar as
disparidades econdmicas e sanitarias.

Envolvimento insuficiente dos prestadores
de cuidados de saude

O envolvimento dos prestadores de cuidados de
saude é outra preocupacao. Estudos realizados
demonstram que, na sua maioria, os médicos

se sentem a vontade para discutir ensaios

m 11%

| ¥ |
_‘ _‘ _‘ dos sitios nao
conseguem
inscrever um
unico doente

Y 37%

dos sitios nao
atingem os seus
objetivos de
inscricao
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clinicos com os seus doentes; porém, menos

de 1% encaminham ativamente doentes para

os estudos. Manter atualizadas as informacdes
sobre as oportunidades de ensaio existentes é
um fator crucial. Os médicos relatam carecer de
acesso a informacgdes atualizadas sobre ensaios
e cerca de um terco dizem que simplesmente
nao tém tempo para tomar conhecimento dos
estudos em curso.”?

Falta de diversidade

Recrutar um grupo diversificado de doentes

para os ensaios também é dificil, mas é essencial.
Os doentes podem sofrer da mesma doenca

de maneiras muito diferentes. Uma amostra
diversificada da aos investigadores uma
oportunidade melhor de medir a eficacia e
identificar efeitos secundarios especificos para
subpopulagdes de doentes.

40%

dos adultos
inquiridos nao
compreendem
0s ensaios
clinicos

32%

dos adultos
inquiridos dizem
gue admitiriam
participar - depois
de compreenderem
0 que € um ensaio
clinico®™™




As pessoas de cor sao
sub representadas

em mais de metade
dos ensaios de fase Ill na
Uniao Europeia.

Porém, a inscri¢cao de participantes de
comunidades diversificadas e carenciadas

tem constituido historicamente um desafio

ou nem sequer é considerada uma prioridade
pelos investigadores. As pessoas de cor sdo sub
representadas em mais de metade dos ensaios de
fase lll na Unido Europeia.”®

A diversidade é também reduzida no pessoal dos
locais. Na Europa, menos de 10% do pessoal dos
ensaios clinicos é de populagdes minoritarias.

Os estudos demonstram que os dois fatores
estao interligados. Os ensaios que dispdem de
pessoal diversificado sdo mais propensos a ver

a diversidade dos participantes como um fator
de sucesso e a privilegiar o recrutamento de
participantes diversificados.'®

Custos e compromisso de tempo

dos participantes

O compromisso de tempo, os custos financeiros e
a carga emocional assumidos pelos doentes que
procuram inscrever-se num ensaio constituem
muitas vezes outra barreira ao acesso a ensaios
clinicos. Esses encargos incluem o desafio de
localizar um ensaio, a viagem e a distancia
necessarias para chegar ao local de um estudo,

0 compromisso de tempo inerente ao extenso
processo burocratico e de selecdo e os custos nao
reembolsados em que o doente possa incorrer.
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Com demasiada frequéncia, os doentes sao
simplesmente sobrecarregados pelo processo
burocratico de identificagcdo e inscricdo num
ensaio. O consentimento informado, por exemplo,
€ um processo moroso durante o qual os ensaios
podem perder participantes disponiveis porque
precisam de tratamento urgente.

Embora os patrocinadores dos ensaios cubram
geralmente todos os custos relativos a investigagao
e aos testes especiais, os participantes ainda
podem enfrentar custos indiretos. Tal pode incluir
a perda de rendimento devido a auséncia do
trabalho, cuidados infantis, despesas de viagem
ndo reembolsaveis e despesas médicas diretas.

Preocupacdes e incertezas dos doentes
O medo e a ansiedade também podem afetar a
participacao. Muitos doentes ja estao abatidos
devido a angustia, aos sintomas e as implicagoes
da sua doenca. Ponderar a participagdo num
estudo clinico gera preocupacdes adicionais,
como o receio de tomar um medicamento ndo
testado ou de receber um placebo, perdendo

a oportunidade potencial de tomar medicacao
comprovada numa altura crucial.



Melhorar o acesso a ensaios clinicos

A melhoria do acesso a ensaios clinicos requer um
esforco conjunto de todas as partes interessadas.

Investidores. Cerca de 90% do investimento Prestadores de cuidados de saude.

provem de empresas de ciéncias da vida, mas Dezenas de milhares de prestadores de cuidados
a investigagdao médica exige um compromisso envolvem-se em investigagdo médica, mas a
maior do sector publico. grande maioria pode fazer mais para melhorar o

acesso dos doentes aos ensaios clinicos.

Doentes. A concecdo dos ensaios é cada vez
mais centrada no doente, mas o estudo mais Responsaveis politicos. Os responsaveis
bem concebido nao pode ter sucesso sem politicos regulam os ensaios clinicos, mas

doentes inscritos.

devem tratar o acesso aos mesmos como uma
prioridade de saude publica.

Os responsaveis politicos, em particular, podem aumentar o conhecimento publico e melhorar
0 acesso dos doentes aos ensaios de varias maneiras.

Apoio a inscricao de doentes

Os responsaveis politicos podem facilitar a navegacao dos doentes pelos ensaios
clinicos. Sdo essenciais bases de dados de facil utilizagao pelos doentes. As bases
de dados online de ensaios abertos devem ser tao faceis de navegar como um sitio
web de comércio eletrénico.

Os responsaveis politicos também podem providenciar financiamento para
navegadores de ensaios clinicos, cujos servigcos podem facilitar a inscricao e dar
resposta as perguntas dos doentes conforme surjam. As taxas gerais de inscricao
de doentes que beneficiam da navegag¢ao para doentes chegam aos 95%. Em
estudos sobre como a navegacao dos doentes afeta a inscricdo das minorias nos
ensaios clinicos, estratégias como a simplificacao da inscricdo e o reembolso

das despesas dos doentes demonstraram atingir até 86% de inscri¢des de afro-
americanos que estavam a ponderar participar.”

Educar e capacitar os prestadores de cuidados

Os responsaveis politicos também devem capacitar os prestadores de cuidados de
salde para apoiar a inscricao de doentes.

Tal pode significar o incentivo aos prestadores de cuidados de saude para que
apoiem os doentes na procura de estudos e na inscricado Nos MesMmos € para que
se mantenham envolvidos como parte da equipa de cuidados da investigagao.

A melhoria dos registos médicos eletrénicos também é crucial. Os sistemas de
registo devem ser aperfeicoados para que, quando registem um diagnéstico,

os prestadores de cuidados sejam diretamente ligados a uma base de dados de
ensaios clinicos nos quais o doente se possa inscrever.
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e Privilegiar a diversidade

Com frequéncia, os ensaios clinicos dependem desproporcionalmente de
participantes brancos do sexo masculino. Essa falha tem dado origem a lacunas
na compreensao dos investigadores sobre doencas e condi¢des, fatores
preventivos e eficacia do tratamento em todas as populagdes.’®

Os responsaveis politicos devem providenciar apoio financeiro, por meio de
subvencoes e créditos fiscais, para ensaios em que a concegao do estudo e as
metas de inscricdao promovam uma participag¢ao racial e étnica diversificada e
envolvam investigadores de cor. Os governos devem também canalizar recursos
para o contacto com as comunidades negras e a abordagem das disparidades
econdémicas que impedem ou desencorajam as pessoas de cor de participar
Nos ensaios.

Tornar a participacao uma prioridade de saude publica

A investigacao médica é um aspeto essencial da saude publica. Para fazer face a
qualquer desafio de saude publica, os responsaveis politicos devem comecgar por
aumentar a consciencializagao publica. Tal envolve o investimento em campanhas
para aumentar a consciencializagcdo geral sobre o valor da investigagcao médica

e as oportunidades para os doentes se inscreverem nos estudos. Desde o
combate ao tabagismo a doacdo de 6rgaos, ha muito que as campanhas de
consciencializagdo desempenham um
papel nos esfor¢cos dos responsaveis
politicos para mudar atitudes e
comportamentos do publico.

Fomentar o aumento

IQ do investimento em
= investigagao
_‘
A
]

No sentido de criar mais oportunidades
para inovagdes e avangos medicos, a

investigacao clinica tem de continuar a
atrair financiamento do sector privado.

Tal requer parcerias publico-privadas
gue incentivem o investimento,

bem como solugdes politicas que
recompensem a inovacao, fortalecam
a protecao da propriedade intelectual
dos investigadores e promovam a
inscricao nos estudos e 0 acesso a
terapias novas.
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A melhoria do acesso a ensaios clinicos estimulara o investimento e reduzird os
custos da investigagao, o que, em Ultima analise, melhora e prolonga a vida dos
doentes em todo o mundo.

Tal como as barreiras ao acesso a ensaios clinicos, também as solug¢des politicas
que ajudarao os doentes a superar essas barreiras assumem varias formas.
Tornar a inscricao em ensaios clinicos mais eficiente, incentivar a diversidade dos
participantes, aumentar o envolvimento dos prestadores de cuidados de saude e
elevar a consciencializagao dos doentes melhorara o acesso.

Ao trabalharem em conjunto para reduzir barreiras, os doentes, prestadores
de cuidados, investigadores e responsaveis politicos podem abrir caminho
para ensaios clinicos robustos que deem origem a proxima geragao de novos

medicamentos e tratamentos que salvam vidas.
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