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RESUMO: A anemia falciforme é uma hemoglobinopatia hereditiria de alta prevaléncia no Brasil,
especialmente em populacdes negra e pardas, caracterizada por uma mutacio no gene da -globina que
resulta na formacdo de hemoglobina anormal (HbS), levando a deformacio dos eritrécitos, crises vaso-
oclusivas, anemia hemolitica crénica e multiplas complicagdes orginicas. Este trabalho tem como
objetivo analisar as formas de manejo e os desafios clinicos, sociais e estruturais enfrentados por
pacientes com anemia falciforme, com énfase nas opgdes terapéuticas disponiveis, no acesso ao
transplante de células-tronco hematopoéticas (TCTH) e na distribuicio de medicamentos como a
hidroxiureia, tanto no Sistema Unico de Sadde (SUS) quanto na rede privada. Trata-se de um estudo
de revisdo de literatura, de cardter qualitativo, fundamentado em artigos cientificos, diretrizes do
Ministério da Sadde, livros e publicacdes académicas. Os resultados indicam que, embora o TCTH seja
a Unica alternativa terapéutica com potencial curativo, seu acesso ainda é limitado devido 4 escassez de
centros especializados, dificuldades na busca por doadores compativeis e elevados custos. Além disso,
persistem desigualdades regionais e socioecondémicas no fornecimento de medicamentos e na qualidade
da assisténcia prestada aos pacientes. Conclui-se que a superagio desses desafios requer investimentos
em politicas publicas, descentralizagio dos servigos, fortalecimento da rede de cuidados e promogio da
equidade no acesso as terapias.

Palavras-chave: Desigualdade em satde. Hidroxureia. Sistema tnico de saidde. Transporte de células-
tronco hematopoiéticas.

ABSTRACT: Sickle cell anemia is a hereditary hemoglobinopathy with high prevalence in Brazil,
especially among Black and mixed-race populations, characterized by a mutation in the -globin gene
that results in the formation of abnormal hemoglobin (HbS), leading to red blood cell deformation,
vaso-occlusive crises, chronic hemolytic anemia, and multiple organ complications. This study aims to
analyze the management strategies and the clinical, social, and structural challenges faced by patients
with sickle cell anemia, with an emphasis on the available therapeutic options, access to hematopoietic
stem cell transplantation (HSCT), and the distribution of medications such as hydroxyurea, both
within the Unified Health System (SUS) and the private healthcare network. This is a literature review
study of a qualitative nature, based on scientific articles, guidelines from the Ministry of Health, books,
and academic publications. The results indicate that, although HSCT is the only therapeutic alternative
with curative potential, access to it is still limited due to the scarcity of specialized centers, difficulties
in finding compatible donors, and high costs. Moreover, regional and socioeconomic disparities persist
in the provision of medications and the quality of care provided to patients. It is concluded that
overcoming these challenges requires investment in public policies, decentralization of services,
strengthening of the care network, and promotion of equity in access to therapies.
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INTRODUCAO

A anemia falciforme é uma doenga hemolitica de cardcter autossdémico recessivo em
individuos homozigéticos para hemoglobina S, a causa é uma mutagio do gene da globina beta
originando uma hemoglobina anormal (Guyton, Hall, 2021). Em condicdes de baixa oxigenagio,
a HbS sofre polimerizacio, promovendo a deformagio de eritrécitos em forma de foice.
Segundo Kato et al. (2018), tal deformagio compromete a deformabilidade das células,
dificultando a sua passagem pelos capilares, o que leva a dificuldades na circulagio sanguinea,
dores agudas e episédios recorrentes de vaso-oclusio.

Essa hemoglobinopatia representa um grave problema de satide ptblica no Brasil, sendo
a maior doenga hereditaria de maior prevaléncia na populagio negra e parda. Segundo dados do
ministério da saide, “estima-se que, no brasil, a cada 1.000 nascidos vivos, entre 25 e 30 sejam
portadores do traco falciforme e de 1 a cada 3.000 nasgam com a doenga” (Brasil, 2018, p.13). Esse
cendrio evidencia nio apenas os desafios terapéuticos, mas também os entraves sociais e
estruturais enfrentados por essa populagio, exigindo abordagens integradas no manejo da
doenga e fortalecimento das politicas publicas voltadas 4 equidade em satde.

O estudo tem como objetivo investigar o manejo da anemia falciforme e os desafios
sociais e clinicos enfrentados pelos pacientes, com énfase nas opgdes terapéuticas disponiveis.
Busca-se analisar as limita¢des no acesso ao TCTH, considerando aspectos clinicos, estruturais
e financeiros, além de caracterizar os medicamentos empregados no tratamento e sua
distribui¢do entre os pacientes atendidos no setor publico e privado.

Também se pretende identificar os desafios clinicos enfrentados pelos profissionais de
satde, especialmente no manejo das crises vaso-oclusivas e na prevencio de complicagdes
crbénicas, bem como avaliar o impacto das barreiras sociais e econémicas na qualidade de vida,
incluindo desigualdade no acesso e estigma relacionado a doenca. Por fim, serdo analisados os
efeitos das transfusdes sanguineas regulares, destacando seus beneficios clinicos, riscos como
sobrecarga de ferro e influéncia na qualidade de vida dos pacientes.

A realizagdo desta pesquisa justifica-se pela grande importincia que essa doenga tem
para a sadde publica no Brasil, além das limitacdes existentes no acesso a tratamentos
adequados. Essa pesquisa, portanto, nio apenas contribuird para o avanco do conhecimento
cientifico sobre a anemia falciforme, mas também terd implica¢Ges praticas significativas na

melhoria do cuidado a esses pacientes e na reducdo das desigualdades no acesso ao tratamento.
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Presume-se que as limita¢Ges no acesso de cuidado tanto no SUS quanto na rede privada,
impactam negativamente a qualidade de vida dos pacientes, aumentando a morbidade e
mortalidade associadas a doenca.

No SUS, a escassez de centros especializados e a falta de doadores compativeis
restringem o acesso, enquanto na rede privada, o alto custo e a cobertura limitada pelos planos
de satide também dificultam o tratamento. Além disso, a dificuldade no acesso a medicamentos
essenciais agrava o quadro clinico e eleva as complicagdes. A ampliacio do acesso e a melhoria
na distribuicio de medicamentos podem melhorar os desfechos clinicos e a qualidade de vida

dos pacientes.

REFERENCIAL TEORICO
Anemia falciforme: defini¢do, fisiopatologia e epidemiologia

A anemia falciforme (AF) é uma das hemoglobinopatias hereditirias mais comuns no
mundo, Silva (2021) destaca que a doenga se caracteriza pela presenga da hemoglobina S (HbS),
resultante de uma mutacio genética que provoca deformagdes nos glébulos vermelhos,
tornando-os semelhantes a uma foice. E uma doenca genética de herancga autossdmica recessiva,
isso significa que um individuo sé se manifesta a doenca quando herda o gene alterado do pai e
da mie. Costa et al. (2024) destacam que quando possui apenas um gene alterado, é portador de
trago falciforme, geralmente assintomadtico, mas ainda capaz de transmitir a mutagio para seus
filhos.

A doenga compromete o transporte de oxigénio no sangue devido i alteragio na estrutura
da hemoglobina. Quando expostas a situagdes como baixa oxigenagio, desidratagio ou estresse,
as hemicias deformam-se, tornando-se rigidas e com menor capacidade de circulagdo nos vasos
sanguineos. Isso resulta em obstru¢des vasculares, dores intensas (crises vaso-oclusivas), e
lesdes em érgdos como rins, baco e pulmdes (Sundd. Gladwin e Novelli, 2019). Conforme
afirma Silva (2021) a AF é causada por uma mutagio pontual no gene da B-globina, localizado
no cromossomo 11, que resulta na substitui¢do do aminoicido 4icido glutdmico por valina na
posicio 6 da cadeia B da hemoglobina. Essa alteracdo origina a hemoglobina S (HbS), que
apresenta propriedades fisico-quimicas diferentes da hemoglobina normal (HbA).

Em condi¢des normais de oxigenagio, a HbS pode se comportar de forma semelhante a
HbA. No entanto, quando ocorre hipéxia, desidratagio ou acidose, a HbS sofre um processo de

polimerizacdo, formando longas cadeias rigidas no interior das hemdcias. Essas estruturas
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promovem a deformagio das células, tornando-as rigidas, frigeis e com dificuldade de circular
pelos pequenos vasos sanguineos (Machado et al., 2021; Henry et al., 2020).

As consequéncias fisioldgicas dessa mutagio sio multiplas. Em primeiro lugar, a
deformidade das hemécias compromete a circulagio sanguinea, provocando oclusio dos
capilares e isquemia tecidual (Sundd. Gladwin e Novelli, 2019). Além disso, as hemaicias
falciformes apresentam vida util reduzida, cerca de 10 a 20 dias, em comparagio aos 120 dias das
hemiacias normais. Cancado (2024) afirma que isso gera um estado constante de anemia
hemolitica crénica, com sobrecarga da medula éssea para tentar compensar a destruicdo
acelerada das células sanguineas.

A Organizacdo Mundial da Satde (OMS) estima que mais de 300 mil criangas nasgam
com anemia falciforme a cada ano, sendo a maioria na Africa Subsaariana. Contudo, com o
aumento das migragdes, a doenca também esta presente em paises da Europa e América Latina,
inclusive no Brasil (Brasil, 2023).

Além dessas taxas o Ministério da Satide (2023), confirme que no Brasil nascem cerca de
3.500 criancas com a forma grave da doenga todos os anos, e aproximadamente 25 mil brasileiros
vivem com anemia falciforme. A prevaléncia é maior nas regides Norte e Nordeste, com
destaque para a Bahia, onde a incidéncia chega a 1 para cada 650 nascidos vivos.

Estudos apontam que a maior parte dos pacientes com AF no Brasil é negra ou parda, e
vive em condi¢des socioeconémicas desfavordveis, o que agrava os impactos da doenca e
dificulta o acesso ao diagnéstico precoce, tratamento adequado e acompanhamento continuo
(Ferreira e Gouvéa, 2018).

Desde 2001, a AF foi incluida no Programa Nacional de Triagem Neonatal (Teste do
Pezinho), permitindo o diagnéstico precoce e o inicio do tratamento ainda nos primeiros meses
de vida. Em 2005, o Ministério da Satde publicou a Portaria n? 1.391, que estabelece diretrizes
para a organizagio da atencdo integral is pessoas com doenca falciforme no Sistema Unico de
Satde (SUS) (Brasil, 2023).

A inclusio da AF como tema prioritdrio nas politicas pablicas de satide decorre de sua
complexidade clinica, impacto social e associagio com a desigualdade racial no pais. Entretanto,
ainda sdo recorrentes as dentncias de racismo institucional e negligéncia no atendimento a
pacientes com essa condi¢do, o que demonstra a necessidade de fortalecer a formacio dos
profissionais de satide, ampliar a rede de atengio especializada e garantir o fornecimento regular

de medicamentos e exames Cancado (2024).
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Tratamentos convencionais e manejo clinico

O tratamento das crises dolorosas é um dos pilares do cuidado com pacientes falcémicos.
De acordo com Emerenciano et al. (2024), o uso de analgésicos deve seguir uma escala
progressiva conforme a intensidade da dor. Em casos leves, utilizam-se anti-inflamatérios nio
esteroides (AINEs), como ibuprofeno. J4 nas crises moderadas a graves, o uso de opioides, como
mofina, é recomendado, especialmente no contexto hospitalar. A falta de controle adequado da
dor compromete o bem-estar fisico e emocional do paciente, sendo necessirio um protocolo
assistencial individualizado.

As transfusdes sanguineas sio indicadas em situagdes clinicas especificas, como na
prevencio de acidente vascular cerebral (AVC), tratamento da sindrome toracica aguda, anemia
severa sintomatica e preparo pré-operatdrio. Segundo o Ministério da Satde (2024), a transfusdo
aumenta a oxigenagio tecidual e reduz a proporcio de hemicias falcizadas. Entretanto, seu uso
recorrente pode levar i sobrecarga de ferro, o que demanda o uso de quelantes, como a
deferoxamina.

O cuidado de suporte é outro componente fundamental no manejo da AF. Ele inclui
acompanhamento nutricional, psicolégico e fisioterapéutico, além de estratégias educativas para
capacitar o paciente e seus familiares quanto ao reconhecimento de sinais de agravamento. Uma
abordagem multidisciplinar é essencial para o sucesso terapéutico a longo prazo, sobretudo na
atengio primdria 4 saide (Hemoce, 2025).

A hidroxiureia é o medicamento de escolha para pacientes com anemia falciforme,
devido 2 sua eficicia na reducdo das crises vaso-oclusivas, hospitalizagdes e necessidade de
transfusdes. Ela atua estimulando a producio de hemoglobina fetal (HbF), que inibe a
polimerizacdo da hemoglobina S e, consequentemente, a falcizagdo das hemacias (Emerenciano
et al., 2024.

E possivel observar que o uso regular da hidroxiureia est4 associado 4 redugio de até s0%
das complicacdes graves da AF. Além disso, melhora os niveis de hemoglobina, diminui o
ndmero de internacdes e aumenta a expectativa de vida dos pacientes (Cruz, 2020). No entanto,
a adesdo ao tratamento ainda representa um desafio. Entre as limitacdes, destacam-se os efeitos
colaterais (como citopenias), a necessidade de monitoramento laboratorial frequente e o medo
por parte dos pacientes quanto a natureza “quimioterdpica” do firmaco. Barreiras psicossociais,

como esquecimento ou desconfianca, também influenciam negativamente a ades3o.
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O acesso ao medicamento foi ampliado no Brasil com sua incorporagio ao Sistema
Unico de Satide (SUS). Em 2024, 0 Ministério da Satde atualizou o protocolo clinico e diretrizes
terapéuticas para incluir a apresentagio pedidtrica de 100 mg, favorecendo o uso em criancgas a
partir dos 9 meses de idade (Brasil, 2024). J4 na rede privada, embora o medicamento esteja
disponivel, seu acesso pode depender de cobertura especifica por planos de saide.

Pacientes com AF apresentam maior suscetibilidade a infeccdes, em especial por
microrganismos encapsulados, devido a disfuncio esplénica precoce. A profilaxia antibidtica e
os programas de imuniza¢io sio medidas essenciais na prevencio de complica¢des infecciosas
graves (Nogueira e Onofre, 2021).

O Ministério da Satde (Brasil, 2023) recomenda o esquema vacinal ampliado para
pessoas com AF, incluindo vacinas conjugadas contra pneumococo (PCVi3 e PPSV23),
meningococo (A, C, W e Y), Haemophilus influenzae tipo b, hepatite B e gripe, além das
vacinas de rotina. Essas imunizac8es sdo fornecidas gratuitamente pelo SUS, e sua adesio tem
sido associada a redugio significativa de internagdes por infecg¢do bacteriana.

A profilaxia com penicilina é indicada de forma continua a partir dos 2 meses de idade
até, no minimo, os 5 anos, podendo ser estendida conforme avaliagio médica. Segundo
Gongalves, Cordeiro e Silva (2018), a introducdo da penicilina profildtica reduziu
substancialmente a mortalidade infantil por septicemia em pacientes falcémicos.

Outras medidas preventivas incluem o monitoramento com exames de imagem como
doppler transcraniano para avaliagio de risco de AV C, rastreamento de lesdes orginicas (como
retinopatia, nefropatia e lesdes ésseas) e orientacdes quanto A hidratacio adequada, pratica de
atividades fisicas com moderagio e evitar exposi¢io ao frio (Nogueira e Onofre, 2021).

A participacdo dos pacientes em programas de educacio em satde, bem como o
acompanhamento regular em centros de referéncia, sio fundamentais para garantir a

continuidade do cuidado e a prevencido de desfechos adversos.

Transplante de células tronco hematopoiéticas (TCTH)

O transplante de células-tronco hematopoéticas (TCTH) é um procedimento
terapéutico avangado que visa substituir a medula éssea doente ou disfuncional por células-
tronco saudéveis, com o objetivo de restaurar a hematopoese normal. De acordo com Barbosa
et al. (2025) essas células podem ser obtidas da medula éssea, do sangue periférico ou do sangue

do cordio umbilical, e sdo capazes de regenerar todas as linhagens sanguineas, sendo essenciais
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para o tratamento de diversas doencas hematolégicas, como leucemias, linfomas e anemias
hereditarias.

No caso especifico da anemia falciforme, a substituicdo das células-tronco do paciente
por células de um doador saudédvel pode levar a producdo de hemoglobina normal, corrigindo a
falcizagio e suas complicagdes subsequentes (Simdes, 2022). Um estudo recente avaliando a
viabilidade do TCTH em adultos com doenca falciforme mostrou que 260 dos pacientes
conseguiram avangar para tipagem HLA, indicando potencial de ampliagio do acesso ao
transplante (Rios et al., 2025).

O funcionamento do TCTH envolve inicialmente um regime de condicionamento, que
pode ser mieloablativo ou de intensidade reduzida, dependendo do estado clinico do paciente e
da compatibilidade do doador. No Brasil, esses protocolos seguem as diretrizes do Ministério
da Sadde (Brasil, 2018). Apds o condicionamento, realiza-se a infusdo das células-tronco e
monitora-se a enxertia por meio de exames laboratoriais (Barbosa et al., 2025).

Apés a infusio das células-tronco, ocorre o processo de enxertia, que é monitorado
clinicamente e por exames laboratoriais para verificar a recuperacio da fun¢io hematopoiética
(Neto, 2021). A compatibilidade do doador, geralmente verificada pelo sistema HLA, é um fator
crucial para o sucesso do procedimento, sendo os irmios HLA-idénticos os doadores
preferenciais.

A indicagio do TCTH em pacientes com anemia falciforme segue critérios clinicos
rigorosos, considerando os riscos e beneficios envolvidos. O procedimento é geralmente
indicado para pacientes com manifestagdes clinicas graves e refratirias ao tratamento
convencional, como crises vaso-oclusivas frequentes, sindrome toricica aguda recorrente,
acidente vascular cerebral (AVC), lesdes renais ou hepéticas graves, além de complicacdes
ortopédicas e oftalmolégicas severas (Brasil, 2022).

A presenca de um doador HLA-idéntico é também um requisito fundamental, sendo
que, na auséncia de tal compatibilidade, a indicacdo do transplante deve ser reavaliada com base
em protocolos especificos (Simdes, 2022).

A decisdo pelo TCTH deve ser realizada de forma multidisciplinar e personalizada,
considerando a idade do paciente, seu histérico clinico e a disponibilidade de suporte adequado
para manejo das complicacdes pds- transplante (Simdes, 2022). Além disso, o momento ideal
para o transplante deve ser considerado com cautela, sendo mais recomendado em fases precoces

da doenga, quando ainda ndo hi comprometimento de érgios vitais.
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Os resultados clinicos do TCTH em pacientes com anemia falciforme tém se mostrado
promissores (Cardoso et al., 2020). No entanto, o procedimento nio é isento de riscos, sendo as
complicagdes infecciosas e a doenga do enxerto contra o hospedeiro (GVHD) as mais
preocupantes.

Nos altimos anos, a terapia génica tem se destacado como uma alternativa promissora
ao TCTH convencional, especialmente para pacientes que nio possuem doadores compativeis.
Conforme Oliveira, Amaral e Lima (2021) discutiram em sua revisdo sobre perspectivas futuras
no tratamento da anemia falciforme, tecnologias como CRISPR/Casg podem corrigir
diretamente o defeito genético nas células-tronco do préprio paciente. Essas células editadas
podem voltar a produzir hemoglobina funcional normal ou estimular a reativacio da
hemoglobina fetal (HbF), minimizando a falcizag3o.

Estudos brasileiros mais recentes reforcam essa estratégia: por exemplo, Pauris e
Fernandes (2024) realizaram uma revisio do uso de CRISPR/Casg para modular o gene BCLu1A
ou promover a expressio de HBG1/HBGg, elevando os niveis de HbF em modelos celulares. J&
um artigo de Silva Pereira (2025) analisou a edi¢o tanto do gene HBB quanto do BCLuA e
concluiu que a CRISPR/Casg é uma alternativa vi4dvel, embora ainda sejam necessirios mais
estudos para reduzir efeitos off-target e questdes éticas.

No entanto, mesmo com resultados promissores, hd desafios importantes: o custo
elevado do tratamento, a escassez de centros no Brasil com infraestrutura para manipulacio
genética e a necessidade de avaliagdo a longo prazo da seguranga dessas intervengdes (HTCT,

2025; Oliveira et al., 2021).

Desafios na implementa¢io do TCTH no Brasil

Funke et al. (2023) demostra que o TCTH representa uma das principais
estratégias terapéuticas para doencas hematoldgicas graves, como a anemia falciforme,
leucemias, linfomas e outras hemopatias. No entanto, sua efetiva implementacio em larga
escala no Brasil enfrenta obsticulos complexos, que envolvem desde barreiras estruturais no
SUS, até limitac¢des na rede privada e desigualdades regionais no acesso ao tratamento.

No 4mbito do SUS, uma das principais barreiras estruturais é a escassez de centros
especializados aptos a realizar o TCTH. Segundo levantamento do Ministério da Sadde,

embora o Brasil possua uma rede de hospitais credenciados para esse tipo de procedimento, a
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maioria estd concentrada nas regides Sudeste e Sul, o que dificulta o acesso de pacientes das
regides Norte e Nordeste (Brasil, 2023).

Além disso, o processo burocritico para autorizagio do procedimento, somado 2
limitacdo orcamentdria para aquisi¢io de insumos e medicamentos imunossupressores,
compromete a agilidade no inicio do tratamento. A demora no encaminhamento, aliada a
progressio da doenca, pode inclusive inviabilizar a indicag¢do do transplante em muitos casos
(Magedanz et al., 2022).

Os custos operacionais também se apresentam como desafio. O TCTH é um
procedimento de alta complexidade e elevado custo, que inclui nio apenas a coleta,
processamento e infusdo das células-tronco, mas também o acompanhamento clinico intensivo,
uso de medicamentos imunossupressores, controle de infec¢des e suporte hematoldgico
prolongado (HTCT, 2022). Embora o SUS cubra integralmente o procedimento em algumas
indicacBes especificas, a manutencdo de centros qualificados e bem equipados requer
investimentos continuos em infraestrutura e recursos humanos.

Outro ponto critico diz respeito a disponibilidade de doadores compativeis,
especialmente no transplante alogénico. Embora o Brasil possua um dos maiores registros de
doadores de medula éssea do mundo, o REDOME (Registro Nacional de Doadores de Medula
Ossea), a compatibilidade entre doador e receptor depende de fatores genéticos, e a populacio
negra, por exemplo, ainda é sub-representada no cadastro, o que prejudica pacientes com
ascendéncia africana, como os portadores de anemia falciforme (Brasil, 2025). Mesmo quando
h4 doadores, os custos para tipagem HLA de alta resolucio e logistica do transporte de células
podem ultrapassar a capacidade financeira das institui¢des de satde (HTCT, 2022).

As desigualdades regionais também merecem destaque. Dados do Ministério da Satde
revelam que a maior parte dos procedimentos de TCTH realizados no pais estd concentrada
nos estados de Sio Paulo, Rio de Janeiro, Minas Gerais e Rio Grande do Sul. Em contraste,
estados como Amazonas, Acre, Roraima, Piaui e Maranhdo registram indices praticamente
nulos de transplantes, refletindo nio apenas a auséncia de centros habilitados, mas também
dificuldades no diagnéstico precoce e encaminhamento especializado (Brasil, 2023; Pereira et
al., 2021). Essa disparidade regional evidencia a necessidade urgente de politicas publicas
voltadas a descentralizagio do atendimento e ampliacdo da rede de suporte ao TCTH.

Diante desse panorama, torna-se evidente que a implementacio plena do TCTH no

Brasil requer a superagio de barreiras estruturais, politicas e econdmicas. A expansio de centros
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especializados nas regides Norte, Nordeste e Centro-Oeste, a simplificacio dos trimites
burocréticos no SUS, o incentivo a formagio e fixagdo de equipes multiprofissionais, bem como
o fortalecimento de campanhas de doagio com diversidade étnico-racial, sio medidas
fundamentais para promover equidade no acesso a esse tipo de tratamento (Funke et al., 2023).

Adicionalmente, politicas de financiamento especificas para cobertura de transplante e
suporte pds-transplante, bem como incentivos para que planos de satide se envolvam, poderiam

tornar o TCTH mais acessivel para um ntimero maior de pacientes (Afonso, Nobre e da Silva,

2024).

Acesso a medicamentos e desigualdades no tratamento

A garantia do acesso equitativo a medicamentos essenciais é fundamental para o sucesso
terapéutico em condi¢des cronicas, como a anemia falciforme. No Brasil, embora o Sistema
Unico de Satide (SUS) tenha incorporado a hidroxiureia como terapia para a doenca, ainda
existem desafios significativos relacionados 4 oferta e a distribuigio do firmaco. Segundo o
Ministério da Satde (2024), uma nova apresentacio de 100 mg de hidroxiureia foi adicionada ao
Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas com o objetivo de ampliar o acesso, especialmente
para criangas.

Estudos de revisio também reforcam que o uso da hidroxiureia promove beneficios
como o aumento da hemoglobina fetal e a redugio de crises vaso-oclusivas, hospitalizacGes e
transfusdes sanguineas (Quino et al., 2020). Apesar disso, a distribui¢io permanece desigual
entre as regides, e a logistica de fornecimento ainda enfrenta barreiras, o que pode comprometer
a continuidade do tratamento em estados com menor estruturacio de servigos de satde
(Ministério da Satde, 2024).

Além da questio logistica, existem falhas estruturais no processo de aquisi¢io e
distribui¢io dos medicamentos pelo SUS. A compra centralizada pelo Ministério da Satide nem
sempre é acompanhada de uma cadeia de distribuicio eficiente, o que compromete o acesso em
tempo oportuno.

Em contraste, pacientes atendidos pela rede privada geralmente nio enfrentam os
mesmos entraves. A hidroxureia, embora de baixo custo, estd disponivel em farmicias
convencionais, e sua aquisi¢io pode ser feita mediante prescricio médica sem as barreiras

burocraticas encontradas no SUS (Silva et al., 2024).
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Essa facilidade, somada ao acompanhamento médico mais continuo e & maior oferta de
exames de monitoramento, confere aos usuérios da saide suplementar um tratamento mais
eficaz e individualizado.

No entanto, segundo dados da Agéncia Nacional de Satdde Suplementar (ANS), apenas
cerca de 259% da populagio brasileira possui plano de satide, o que reforca o papel central do SUS
no cuidado das populacdes mais vulnerédveis (ANS, 2023).

As desigualdades sociais e econdmicas exercem influéncia direta sobre o acesso aos
medicamentos e 4 qualidade do tratamento. Pacientes em situagio de pobreza, muitas vezes
residentes em 4reas periféricas ou rurais, enfrentam barreiras como a distincia até os centros de
distribuicdo, a falta de transporte, o desconhecimento sobre seus direitos e a baixa escolaridade,
que dificulta a adesdo ao tratamento medicamentoso (Cardoso et al., 2020).

Estudos de Pires et al., 2022, indicam que mesmo quando hi disponibilidade do
medicamento, a auséncia de acompanhamento multiprofissional adequado compromete sua
efetividade, uma vez que o uso da hidroxureia requer monitoramento laboratorial frequente e
ajustes de dose.

Adicionalmente, o estigma social associado 4 anemia falciforme, uma condicdo que afeta
desproporcionalmente a populacio negra no Brasil, também contribui para as disparidades no
tratamento. Muitos pacientes relatam discrimina¢io nos servicos de satde, o que impacta
negativamente a confianca no sistema e a continuidade do cuidado (Silva et al., 2024). Assim, o
acesso a medicamentos como a hidroxureia nio deve ser analisado isoladamente, mas dentro de
um contexto mais amplo de desigualdades histéricas e estruturais que perpassam o sistema de
satde brasileiro.

Para enfrentar esses desafios, os autores Cardoso et al., 2020 descrevem que ¢é
imprescindivel o fortalecimento das politicas ptblicas de distribuicio de medicamentos, com
foco na descentralizacdo dos estoques, capacitagio das equipes de satide da atengio priméria e
integracdo dos dados entre os niveis municipal, estadual e federal.

Programas como o “Aqui Tem Farmicia Popular” poderiam ser reestruturados para
incluir medicamentos especificos para doencas raras e hematolégicas, aumentando a

capilaridade do acesso.
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Qualidade de vida dos pacientes com anemia falciforme

Pires et al., (2022) descreve a anemia falciforme, sendo uma condicdo hereditaria, crénica
e progressiva, compromete intensamente a qualidade de vida dos individuos afetados. Os
sintomas fisicos, como dores intensas e recorrentes, anemia crénica e complicacdes graves,
interferem diretamente na rotina, no bem-estar e na funcionalidade dos pacientes.

As crises dolorosas, muitas vezes de dificil manejo, exigem internacdes frequentes e o
uso continuo de analgésicos, o que pode agravar o sofrimento emocional. Estudos apontam que
pacientes com doenga falciforme apresentam altos niveis de ansiedade, depressio e sofrimento
psicolégico em fungdo da dor e das internagdes repetidas (Oliveira et al., 2022). No ambito
emocional, essas condi¢Ses sdo intensificadas pela imprevisibilidade das crises e pelo estigma
social.

A depressio é uma das manifestagdes mais relatadas: uma revisio recente indicou que
pacientes com anemia falciforme podem sofrer com retragio social, dificuldades escolares e
laborais, em decorréncia da cronicidade da doenca e das crises dolorosas (HTCT, 2024). Por sua
vez, um estudo psicolégico sobre o desenvolvimento psiquico em portadores de anemia
falciforme revelou que as vivéncias de dor crénica repercutem no exercicio das atividades vitais,
afetando a autoestima, os projetos de vida e gerando angustia emocional (Rosa, Martin, 2023).
No ambiente escolar, as faltas recorrentes devido as crises e tratamentos prejudicam o
rendimento académico e favorecem o abandono escolar

A vida profissional também ¢é afetada. Adultos com anemia falciforme enfrentam
dificuldades para manter vinculos empregaticios formais devido as limitacdes fisicas e a
auséncia de politicas inclusivas. Muitos relatam discriminacio e falta de adaptacdes adequadas
no ambiente de trabalho (Cruz, 2020).

O suporte assistencial, como o Beneficio de Prestacio Continuada (BPC), é uma
alternativa recorrente, embora seu acesso seja dificultado por processos burocriticos e critérios
de avaliacio que nem sempre refletem a realidade dos pacientes (Silva et al., 2025).

Estudos qualitativos enfatizam a urgéncia de uma abordagem mais humanizada no
cuidado. Segundo Cruz (2020), muitos pacientes relataram sentir-se invisiveis no sistema de
saude, apontando a escuta qualificada e o acolhimento como pontos frigeis da assisténcia
publica.

As redes de apoio, compostas por familiares, grupos comunitdrios e associa¢des de

pacientes, descritas por Silva et al. (2024) desempenham papel essencial na superagio das
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dificuldades emocionais e sociais. Investir em ac¢des educativas e espagos de escuta ativa é
fundamental para a melhoria da qualidade de vida. Assim, é evidente que o enfrentamento dos

impactos da anemia falciforme exige uma resposta intersetorial.

Politicas publicas e perspectivas futuras

AF é uma doenca hereditiria de alta prevaléncia na populagio negra, representando um
desafio importante para o sistema ptblico de saiide no Brasil. O Ministério da Saide tem
adotado politicas ptblicas para garantir diagnéstico precoce e cuidado integral, com destaque
para acdes voltadas ao acesso ao tratamento e ao transplante de células-tronco hematopoéticas
(Brasil, 2021).

O Teste do Pezinho, parte do Programa Nacional de Triagem Neonatal (PNTN),
permite a identificagdo da doenga falciforme j4 nos primeiros dias de vida (Ministério da Sadde,
2024). A triagem possibilita intervengdes precoces, como o uso de penicilina profildtica e
vacinagio especifica, reduzindo complicagdes nos primeiros anos de vida (Ministério da Satdde,
2023). Contudo, a cobertura do PNTN apresenta desafios estruturais e logisticos, sobretudo na
confirmacio diagnéstica e no inicio do acompanhamento clinico (Agéncia Gov, 2024).

O Ministério da Satide aprovou um novo Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas
(PCDT) para a doenga falciforme, por meio da Portaria Conjunta SAES/SECTICS n? 16, de
12 de novembro de 2024, o qual define critérios para diagnéstico, tratamento (incluindo uso de
hidroxiureia), monitoramento e fluxos assistenciais no SUS (Ministério da Satde, 2024). Essa
padronizacgio é fundamental para garantir equidade no atendimento e o acesso a medicamentos
essenciais (CONITEC, 2024).

Apesar dos avangos, o acesso ao TCTH ainda é restrito. O procedimento, que oferece a
tnica chance de cura, enfrenta barreiras como a escassez de doadores compativeis e a limitagio
de centros habilitados no pais (Neto et al., 2024). As desigualdades regionais também dificultam
o acesso de pacientes em regides mais vulneraveis.

O Ministério da Sadde tem investido na ampliacio da rede de hemocentros e em
programas para financiar o TCTH via SUS. Ainda assim, Neto et al. (2024) relata que a
demanda nacional supera a oferta e muitos pacientes permanecem sem acesso ao tratamento

curativo.
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Novas abordagens terapéuticas vém sendo estudada e para que essas terapias sejam
acessiveis, é necessdrio garantir investimento publico e a criagio de marcos regulatérios que

favorecam a inovacio no sistema de satdde (Silva, 2021).

MATERIAL E METODOS

O presente estudo caracteriza-se como uma pesquisa qualitativa, exploratéria e
descritiva, realizada por meio de revisio bibliogrifica narrativa, com foco nas abordagens
terapéuticas da anemia falciforme, destacando o transplante de células-tronco hematopoiéticas
(TCTH), o acesso a medicamentos e os desafios clinicos e sociais enfrentados pelos pacientes.
Pesquisa exploratéria utilizada pois o tema exige maior compreensio e anilise critica do
problema estudado.

A coleta de dados foi realizada entre marco e junho de 2025 fundamentados em artigos
cientificos, diretrizes de 6rgidos publicos e publicacdes académicas, utilizando os descritores:
“Anemia Falciforme”, “Transplante de Células-Tronco Hematopoéticas”, “Hidroxiureia”,
“Acesso a Medicamentos” e “Qualidade de Vida”.

Foram incluidos artigos, dissertacdes e documentos oficiais publicados entre 2017 e 2025,
em portugués e inglés, que abordassem aspectos clinicos, terapéuticos e sociais da doenga. Os
dados foram analisados por meio da anilise de conteddo, e foram excluidos trabalhos que nio
apresentavam metodologia cientifica, e que estivessem fora do periodo delimitado.

Conta com 35 artigos e 17 documentos oficiais, o alto nimeros de artigos escolhidos foi
devido a intensa dissertagdo do tema, para melhor compreensio tornou-se necessério assimilar
o assunto sob diferentes pontos de vista. Todos respeitando a metodologia cientifica como

também suas razdes sociais.

RESULTADOS E DISCUSSAO

Este estudo gerou uma compreensio aprofundada sobre os obsticulos que os individuos
com anemia falciforme enfrentam, tanto na obtencio de tratamento quanto nas questdes sociais
que impactam sua jornada terapéutica. Através da anilise de dados coletados na literatura,
busca-se evidenciar as limita¢Ges no acesso as opgdes terapéuticas, especialmente no que diz
respeito ao transplante de células-tronco hematopoiéticas, além dos entraves existentes no
sistema de sadde brasileiro, tanto publico quanto privado.

Os estudos abordados demonstraram como as dificuldades repercutem na vida dos

pacientes, interferindo diretamente no bem-estar, nas condicdes sociais e na continuidade dos
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cuidados. Com isso, este trabalho serve como fonte de informacio para académicos,
profissionais da drea de satide e tomadores de decisdo, promovendo reflexdes que favorecem a
melhoria das praticas de cuidado, das condi¢es de acesso e da elaboracdo de estratégias que
contribuem para a equidade no tratamento de pessoas com anemia falciforme.

A Tabela 1 apresenta um apanhado das principais terapias escolhidas como forma de
manejo para a anemia falciforme, destacando os mecanismos de agio, beneficios clinicos, efeitos
adversos, como também desafios e limitacdes relacionados ao acesso. Observa-se que a
hidroxiureia é a terapia mais utilizada, devido sua capacidade de produzir HbF, reduzindo a
necessidade de transfusdes sanguineas além disso também as crises vaso oclusivas, no entanto
o seu uso continuo necessita de monitoramento laboratorial severo.

Tal necessidade em pacientes com menor poder aquisitivo pode ser um problema pois o
SUS enfrenta barreiras de adesdo no custo laboratorial continuo bem como na distribui¢io do
medicamento gratuitamente. E possivel citar como desafio também o medo dos pacientes
devido a natureza “quimioterdpica” do firmaco.

De acordo com dados de protocolos clinicos e estudos brasileiros, as transfusdes
sanguineas funcionam aumentando a oxigenag¢io das hemaicias e assim diminuindo a proporg¢io
de células falciformes, como uma das terapias mais conhecidas e utilizadas ainda enfrenta um
desafio na falta de triagem fenotipica completa no SUS. Devido serem pacientes comumente
politransfundidos é possivel terem o efeito adverso de aloimunizagio, assim reforcando a
necessidade de fortalecimento das politicas ptblicas no banco de sangue para fenotipagem tanto
da bolsa a ser transfundida como também da amostra do receptor.

O transplante de células tronco aponta um potencial curativo na substituicio da medula
6ssea doente para que seja produzida desde o inicio células tronco saudaveis. Entretanto é uma
possibilidade que as células do receptor ataquem as células do doador, oque chamamos de doenca
do enxerto contra o hospedeiro. Além disso possui um alto custo e limitagio na compatibilidade
entre doador e receptor.

Dentre estes manejos, a terapia génica traz consigo um potencial de cura definitiva, ela
tem como mecanismo de agio corrigir a mutagio da hemoglobina S a nivel genético. Contudo,
ainda é uma terapia em estudo, o que leva a limita¢es como custos e as disponibilidades

tecnoldgicas.
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Tabela 1- Comparativa de terapias utilizadas na anemia falciforme

oclusivas

Terapia Mecanismo de Beneficios clinicos | Efeitos adversos Desafios/limitagdes
acio

Transfusdes Aumenta a Indicadas em Pode levar a Falta de triagem

sanguineas oxigenagio AVC, tratamento | sobrecarga de ferro | fenotipica completa
tecidual e reduz a da sindrome e aloimunizagio. no SUS
proporgio de toricica aguda,
hemdcias anemia severa
falcizadas. sintomética e

preparo pré-
operatério.

Hidroxiureia Estimula a Reduz dor, Citopenias, Adesio ao tratamento,
producio de HbF, | hospitalizacées, monitoramento o medo dos pacientes
inibe a melhora os niveis | laboratorial e falta de
polimerizagdo da de hemoglobinae | continuo conhecimento
hemoglobina S, transfusdes profissional
reduz crises vaso sanguineas

Transplante de
células tronco

hematopoiéticas

(TCTH)

Substituir a
medula éssea
doente por células
tronco saudaveis

Potencial curativo

Rejei¢io, GVDH,
mortalidade no

procedimento

Alto custo e limitagio

de doares compativeis

Terapia génica

Corrige a mutagio
da HbS em nivel

genético

Potencial de cura
definitiva

Terapia ainda em
estudo

Custo e
disponibilidade

tecnolégica

Fonte: Prépria autoria

CONCLUSAO

A partir dos resultados obtidos e das discussées apresentadas, é possivel concluir que a
as abordagens terapéuticas embora eficazes em reduzir a morbimortalidade e melhorar a
qualidade de vida dos pacientes, ainda apresentam limitacdes significativas relacionadas ao
acesso, a adesio e A infraestrutura dos servicos de satide. Observou-se que as evidéncias
analisadas demonstram que os principais tratamentos empregados - hidroxiureia, transfusdes
sanguineas e transplante de células-tronco hematopoiéticas - apresentam eficicia comprovada
na reducio de crises falcémicas, assim atendendo ao objetivo central deste estudo de identificar
e compreender as estratégias terapéuticas mais utilizadas no manejo da doenca.

O presente estudo serve como fonte de informagio para académicos, profissionais da
drea da satde e tomadores de decisdo. A anemia falciforme é uma condicido genética debilitante,
que afeta um ndmero significativo de pessoas, principalmente com pele negra ou parda e que
ainda carece de um diagnéstico precoce e de terapias eficazes que melhore a qualidade de vida

dos pacientes.

Revista Ibero-Americana de Humanidades, Ciéncias ¢ Educacio. Sao Paulo, v. 11, n. 11, nov. 2025.

ISSN: 2675-3375

9875



Revista Ibero-
Americana de
Humanidades,
Cienciase
Educagio

. Revista Ibero-Americana de Humanidades, Ciéncias ¢ Educacio — REASE

Além disso, ressalta-se a importincia de integracdo entre a satide, educagio, assisténcia
social, melhora na rede de apoio, inclusio de investimento em a¢des educativas e escuta ativa
para melhora da qualidade de vida. (melhoria) na distribui¢io de medicamentos que ainda
enfrenta distribuicdo desigual. Ressalta também o incentivo a equipes multiprofissionais,
simplificacdo de trimites burocriticos no SUS, revisio da cobertura dos planos de satde e
criagio de politicas de financiamento especificas que podem contribuir para o avango das
técnicas terapéuticas.

Apesar das limitacdes observadas, como trabalhos que nio apresentavam metodologia
cientifica, e que estivessem fora do periodo delimitado, os achados fornecem subsidios
relevantes para futuras pesquisas que para continuidade de alguma pesquisa da 4rea. Como
citado no trabalho a terapia génica de grande potencial curativo ainda est4 em processo de
pesquisa, como também ideal para descobertas de novas abordagens para aprofundamento do
tema.

Por fim, conclui-se que o presente estudo contribui de forma significativa para a
compreensio das principais estratégias terapéuticas empregadas na anemia falciforme e de seus
impactos clinicos e sociais, oferecendo subsidios relevantes para pritica biomédica e para o
aprimoramento das politicas de saiide. A anilise das evidéncias disponiveis reforca o papel
fundamental da equipe multiprofissional no diagnéstico, monitoramento e suporte terapéutico
desses pacientes, ressaltando a importincia da atualizagio cientifica continua e do compromisso
ético com o cuidado integral.

Reforga-se, portanto, a necessidade de ampliar investimentos em pesquisa translacional,
inovacdo terapéutica e educacio em satdde, de modo a promover ndo apenas o controle clinico
da doencga, mas também a equidade, a dignidade e a qualidade de vida dos individuos acometidos

pela anemia falciforme.
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