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1.	 Introdução

As relações de consumo, reflexo da evolução da sociedade, representam a ma-
terialização da cidadania ao garantir o acesso dos consumidores a produtos e serviços 
públicos essenciais. O Código de Defesa do Consumidor, Lei nº 8.078 de 1990, teve 
origem na Constituição de 1988, que elevou a proteção do consumidor ao status de 
direito fundamental e o princípio da ordem econômica. Isso significa que os direitos do 
consumidor se tornaram fundamentais de tal maneira que foram reconhecidos como 
parte dos direitos humanos garantidos constitucionalmente. No entanto, após três dé-
cadas desde a publicação dessa lei, os consumidores ainda não se sentem totalmente 
protegidos.

Uma parte fundamental da proteção ao consumidor é o papel desempenhado 
pelas agências reguladoras, que são responsáveis por supervisionar áreas cruciais das 
relações de consumo e da prestação de serviços públicos. A criação dessas agências 
independentes no Brasil foi possibilitada pelas emendas à Constituição de 1988, que 
incorporaram a atividade regulatória ao texto constitucional. Depois disso, elas come-
çaram a surgir na década de 1990 em um contexto de transformações econômicas 
significativas que remodelaram o Estado brasileiro. Essas mudanças incluíram a aber-
tura ao capital estrangeiro, a flexibilização dos monopólios estatais e a implementação 
do Programa Nacional de Desestatização, que transferiu diversas atividades do setor 
público para a iniciativa privada. Esse novo cenário redefiniu o papel do Estado, que 
passou a enfocar mais a regulação e a supervisão, deixando de lado a prestação direta 
de serviços e a intervenção direta em setores econômicos1,2.

Todavia, as agências reguladoras não foram uma inovação brasileira. Elas sur-
giram nos Estados Unidos da América (EUA) no final do século XIX. Em 1887, com a 
promulgação do Interstate Commerce Act, foram estabelecidas regras para as práticas 
tarifárias das companhias ferroviárias, incluindo a criação de uma autoridade indepen-
dente para regular o setor, denominada Interstate Commerce Commission. Em 1906, a 
Food and Drug Administration (FDA) foi criada para fazer cumprir a Lei de Alimentos e 
Medicamentos Puros. Desde então, a FDA tornou-se encarregada de proteger a saúde 
pública dos EUA, com a incumbência de regular alimentos e medicamentos3.

Devido ao tamanho do mercado farmacêutico dos EUA, a FDA exerce uma influên-
cia global significativa. Suas decisões têm um impacto abrangente no desenvolvimento 
e na aprovação de medicamentos em todo o mundo, e a agência americana enfrenta 
desafios complexos, como o alinhamento com as necessidades globais de saúde, a bus-
ca por um equilíbrio entre o acesso e a segurança dos pacientes, bem como questiona-
mentos sobre algumas decisões tomadas4.
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Quase um século depois da criação da FDA, foi criada, em 1999, a Anvisa, que 
desempenha um papel fundamental na regulação e na fiscalização de uma variedade 
de produtos e serviços que afetam diretamente a vida e o bem-estar da população bra-
sileira5. Desde sua criação, a Anvisa se estabeleceu como uma instituição necessária 
para garantir a segurança, a qualidade e a eficácia de medicamentos, e para regular 
alimentos, dispositivos médicos, produtos de higiene pessoal, cosméticos e outros itens 
de consumo diário.

A Anvisa também desempenha um papel importante na vigilância sanitária em 
portos, aeroportos e fronteiras, assegurando o controle sanitário de produtos importa-
dos e exportados e a vigilância epidemiológica relacionada com o trânsito internacional 
de passageiros5. Ela ainda é responsável pela fiscalização de serviços de saúde, como 
hospitais e laboratórios, e por coordenar o Sistema Nacional de Vigilância Sanitária – 
SNVS6 e a Rede Nacional de Laboratórios de Vigilância Sanitária – RNLVISA7.

Considerando a significativa importância da Anvisa para a população brasileira, 
este capítulo se propõe a examinar os princípios e as diretrizes que norteiam o trabalho 
da Agência, bem como as tensões regulatórias e os desafios técnicos e sociais da regu-
lação sanitária no Brasil.

2.	 PRINCÍPIOS FUNDAMENTAIS PARA O 
FUNCIONAMENTO DA ANVISA

A conformidade da Anvisa com os princípios constitucionais é essencial para ga-
rantir a proteção da saúde pública e o bem-estar social. Tais princípios norteiam não 
apenas as atividades regulatórias, mas também a integridade e a responsabilidade da 
Anvisa como autoridade reguladora. A Constituição Federal reforça a responsabilidade 
do Estado em garantir o acesso universal à saúde, destacando a importância da equi-
dade e da justiça social.

PRINCÍPIOS CONSTITUCIONAIS E RESPONSABILIDADES DA ANVISA

 Segundo Aranha et al.8, é fundamental que as entidades reguladoras sejam neu-
tras, embora estejam alinhadas com os princípios ideológicos da Constituição. Da mes-
ma forma, Feintuck9 argumenta que as ações regulatórias devem transcender os meros 
interesses econômicos, priorizando os valores políticos e sociais consagrados na Cons-
tituição. Nessa linha de pensamento, as agências reguladoras brasileiras, como inte-
grantes da Administração Pública Indireta, devem observar os princípios administrativos 
previstos no caput do art. 37 da Constituição, conforme destacado por Gavião10.
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A legalidade determina, portanto, que a Agência opere estritamente dentro dos 
limites estabelecidos pela lei. A impessoalidade exige que suas ações sejam direcio-
nadas ao interesse público, sem favorecer indivíduos ou grupos específicos. A morali-
dade requer que todas as atividades da Anvisa sejam conduzidas com ética e justiça. 
A publicidade preconiza a transparência na divulgação de suas ações e decisões. Já a 
eficiência demanda que a Anvisa utilize métodos técnicos e profissionais para alcançar 
os melhores resultados possíveis, em conformidade com sua missão de proteger e pro-
mover a saúde pública.

Além disso, o art. 196 da Constituição Federal estabelece que “a saúde é direito 
de todos e dever do Estado”11, enfatizando a responsabilidade estatal na redução do 
risco de doenças e na garantia do acesso universal e igualitário às ações e serviços de 
saúde. Esse dispositivo constitucional sublinha a importância da busca pela equidade 
em saúde, alinhando-se aos princípios da dignidade da pessoa humana, da igualdade e 
da justiça social.

As responsabilidades da Anvisa vão além da mera regulação técnica; ela deve 
atuar no cumprimento dos princípios constitucionais, garantindo a proteção da saúde 
pública e a promoção do bem-estar da população brasileira. Outrossim, as ações da 
Anvisa devem sempre estar alinhadas com os princípios da legalidade, impessoalidade, 
moralidade, publicidade e eficiência, ao mesmo tempo que promovem a equidade e 
ampliam o acesso aos produtos e serviços de saúde.

A IMPORTÂNCIA DA ANVISA NA PROMOÇÃO DA SAÚDE PÚBLICA E 
BEM-ESTAR SOCIAL

A ideia de que medicamentos e outros produtos sujeitos à vigilância sanitária de-
vem servir a um papel social está fundamentada em vários princípios legais e diretrizes 
internacionais que ressaltam o direito à saúde como um direito fundamental. Embora 
essa visão não esteja explicitamente detalhada em um único documento, ela é susten-
tada por diversas normas e declarações. Entre elas, a Constituição Federal de 1988 que 
estabelece a saúde como um direito social no art. 6º e declara, no art. 196, que 

[...] a saúde é direito de todos e dever do Estado, garantido mediante políticas sociais 
e econômicas que visem à redução do risco de doença e de outros agravos e ao acesso 
universal e igualitário às ações e serviços para sua promoção, proteção e recuperação11.

A Declaração Universal dos Direitos Humanos de 1948, no art. 25, afirma que 
“todo ser humano tem direito a um padrão de vida capaz de assegurar a si e a sua fa-
mília saúde e bem-estar, inclusive alimentação, vestuário, habitação, cuidados médicos 
e os serviços sociais indispensáveis” 12. Essa declaração destaca a saúde como parte 
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integrante dos direitos humanos e do bem-estar social12. O Pacto Internacional sobre Di-
reitos Econômicos, Sociais e Culturais de 1966 reconhece, no art. 12, “o direito de toda 
pessoa de desfrutar do mais alto nível possível de saúde física e mental” e exige que 
os Estados signatários tomem medidas para “a criação de condições que assegurem a 
todos a assistência médica e aos serviços médicos em caso de enfermidade”13.

A Declaração de Alma-Ata de 1978 também enfatiza a saúde como um direito fun-
damental e estabelece que os governos têm a responsabilidade de garantir o acesso a 
cuidados de saúde primários acessíveis a todos os indivíduos. Essa declaração reforça 
a ideia de que o acesso equitativo a serviços de saúde, incluindo medicamentos, é es-
sencial para a promoção da saúde global14. 

Até mesmo a Lei de Propriedade Industrial (Lei nº 9.279/1996), no art. 2º, asse-
gura que a proteção dos direitos relativos à propriedade industrial deve observar “sua 
função social”15. Isso implica que as patentes de medicamentos e de outros produtos 
sujeitos à vigilância sanitária, embora reconheçam direitos de propriedade, devem tam-
bém considerar seu impacto social e garantir que não sejam uma barreira ao acesso a 
tratamentos essenciais.

Desse modo, é dever do Estado, o que inclui a Anvisa, assegurar o acesso equita-
tivo aos medicamentos, o que representa um desafio significativo. Barreiras como altos 
custos16, estratégias empresariais17, distribuição desigual e infraestrutura de saúde pre-
cária18 dificultam o acesso a tratamentos essenciais, impedindo que os medicamentos e 
demais produtos sujeitos à vigilância sanitária cumpram suas funções social.

3.	 TENSÕES NA REGULAÇÃO SANITÁRIA BRASILEIRA

Segundo Jordão e Ribeiro19, as táticas para minar a eficácia das agências regula-
doras podem variar, envolvendo uma gama de estratégias adotadas por diversos atores. 
Por parte dos líderes dos Poderes Executivos, tais estratégias incluem a desestabiliza-
ção das equipes de gestão das agências, deixando cargos de liderança vagos por longos 
períodos19 e reduzindo deliberadamente orçamentos e recursos humanos a ponto de 
comprometer suas funções fundamentais. Outro aspecto crítico é o caráter político da 
nomeação de dirigentes, o qual estabelece monopólios políticos, podendo acarretar a 
captura regulatória ou a “aquisição” da regulação por grupos de interesse especial ou 
pelo poder político20. Os órgãos de controle, por sua vez, adotam medidas que visam res-
tringir a autonomia das agências, utilizando punições para amedrontar os funcionários 
e intervindo em suas decisões19. 

No âmbito do Poder Legislativo, as ações incluem a revisão da legislação para 
retirar poderes19 ou estabelecer prazos incompatíveis com a estrutura das agências21. 
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Ainda sobre o Legislativo, é importante relembrar o papel do Senado Federal na 
aprovação de dirigentes das agências reguladoras que, por muitas vezes, não segue o 
que determina o Regimento Interno do Senado Federal. Por exemplo, as votações para 
aprovação ou reprovação dos indicados são frequentemente iniciadas antes da conclu-
são da sabatina, e, às vezes, até mesmo antes do pronunciamento inicial dos indica-
dos22. A isso, soma-se a prática de aprovações “em bloco” de dirigentes23, o que não 
permite uma adequada avaliação dos indicados.

Já o Poder Judiciário pode intervir nas decisões das agências quando questiona 
a legalidade de suas ações e revisa judicialmente seus atos19. Em alguns casos, essas 
intervenções ocorrem sem levar em conta os méritos técnicos ou é determinado que 
o pleito de um privado seja tratado como prioridade pela agência, desconsiderando o 
princípio da isonomia e, por vezes, o interesse público.

Quanto aos próprios membros das agências, suas ações podem envolver a viola-
ção de contratos e regulamentos, o aumento da burocracia para atrasar a implemen-
tação de medidas necessárias ou, ao contrário, a desconsideração dos procedimentos 
estabelecidos para acelerar medidas sem uma avaliação de impacto adequada. Eles 
também podem promover reorganizações internas que eliminam ou enfraquecem áreas 
de atuação cruciais e negligenciar a divulgação de informações pertinentes19.

Nesse contexto, importa destacar que a Anvisa enfrenta diversos obstáculos em 
sua missão de regulamentar e fiscalizar produtos e serviços relacionados com a saúde 
pública no Brasil. Alguns deles serão discutidas a seguir.

FALTA DE ESTRUTURA DA ANVISA PARA UMA ADEQUADA 
REGULAÇÃO

Desde a instituição das agências, observa-se uma redução no número de servi-
dores e uma desvalorização das carreiras de regulação. Esse contexto gera sobrecar-
ga de trabalho, atrasos em decisões e esvaziamento de expertise24, comprometendo 
a capacidade de regular setores complexos como energia, telecomunicações e saúde. 
Além disso, a falta de recursos humanos qualificados pode resultar em uma regulação 
deficiente, abrindo espaço para problemas como a captura regulatória e a influência 
indevida de interesses privados sobre as decisões das agências.

No caso da Anvisa, houve uma redução dramática dos recursos humanos res-
ponsáveis pela análise de pedidos de registros de medicamentos ao longo dos anos 
enquanto o setor farmacêutico se expandiu significativamente. Conforme relatório da 
própria Agência, entre 2017 e 2023, houve uma redução de quase 30% dos servidores 
que atuam nessa atividade. No mesmo período, houve um aumento de cerca de 100% 
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no número de pedidos de registros de medicamentos sintéticos e semissintéticos à Anvi-
sa25,26. Esse cenário prejudica a disponibilidade, em tempo adequado, de medicamentos 
essenciais para a população.

GARANTIR O PAPEL SOCIAL DOS MEDICAMENTOS

É fundamental lembrar que o acesso a medicamentos é parte integrante do 
direito fundamental à saúde e deve ser equilibrado com os interesses privados, con-
siderando que toda propriedade, incluindo patentes, possui uma função social. No 
entanto, muitos dos esforços da Anvisa para o registro de medicamentos não resul-
tam necessariamente em um aumento no acesso a esses produtos.

De acordo com o relatório de gestão da unidade da Anvisa responsável pelo 
registro de medicamentos sintéticos e semissintéticos, quase metade dos medica-
mentos avaliados e aprovados pela Agência não chegam a ser comercializados25. 
Esse cenário atrasa, também, a conclusão das avaliações dos pedidos de registros 
dos medicamentos que seriam efetivamente comercializados, agravando o proble-
ma. Além disso, a não comercialização de medicamentos classificados como de “re-
ferência” impede a geração de cópias e prejudica a política nacional de medicamen-
tos genéricos.

Esse cenário levanta questões significativas sobre o propósito social a que 
os medicamentos devem servir. Nesse sentido, identificar as causas subjacentes 
dessa disfuncionalidade e estabelecer regras claras e eficazes para corrigi-la é um 
dos principais desafios a ser enfrentado. É necessário ainda um esforço coordenado 
para melhorar a eficiência do processo de registro e garantir que os medicamentos 
aprovados estejam realmente disponíveis para a população, cumprindo assim a fun-
ção social e os princípios de equidade e justiça na saúde pública.

COMBATE À DESINFORMAÇÃO E PROMOÇÃO DA SAÚDE

A Anvisa enfrenta um desafio complexo e crescente: não apenas garantir a 
segurança sanitária e adaptar-se à evolução das novas terapias e diretrizes interna-
cionais, mas também lidar com a disseminação de desinformação, também conhe-
cida como fake news. Esse fenômeno tanto mina a credibilidade das instituições de 
saúde quanto representa uma ameaça direta à saúde pública, promovendo práticas 
prejudiciais como a automedicação e a resistência à vacinação27.

O cenário contemporâneo, influenciado pela pandemia da covid-19, tem sido 
objeto de estudo, revelando uma correlação entre a perda global de vidas e a pro-
liferação de informações falsas. Uma pesquisa qualitativa investigou a presença 
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marcante de desinformação, especialmente relacionada com movimentos negacio-
nistas, ressoando com períodos históricos como a gripe espanhola28. Essa análise 
comparativa não apenas destaca similaridades históricas, mas também ressalta a 
urgência de enfrentar os desafios contemporâneos da desinformação.

Um estudo empírico quantitativo examinou a evolução das notícias falsas re-
lativas a vacinas e ao vírus Sars-CoV-2, destacando os impactos negativos desse 
fenômeno na crise sanitária enfrentada pelo Brasil29. As desinformações, ampla-
mente difundidas por meio das redes sociais, contribuíram para a diminuição da 
adesão às campanhas de isolamento social e vacinação, enfatizando a urgência de 
combater a desinformação.

Outro estudo concentrou-se na análise do canal de informações “Saúde Sem 
Fake News” do Ministério da Saúde, revelando as principais características das de-
sinformações no âmbito da saúde pública30. Essas informações tendem a oferecer 
soluções simplistas para questões de saúde, muitas vezes promovendo receitas 
milagrosas e gerando alarmismo em relação à vacinação.

Nesse contexto, aprimorar a comunicação torna-se uma prioridade fundamental 
para a Anvisa. É necessário que a Agência adote estratégias proativas para desmentir 
rapidamente informações falsas e esclarecer equívocos, demonstrando transparência e 
compromisso com a verdade. Além disso, investir em campanhas educativas e informa-
tivas, utilizando linguagem acessível e canais de comunicação eficazes, é essencial para 
alcançar diversos segmentos da sociedade e promover uma cultura de saúde baseada 
em evidências.

4.	 DESAFIOS TÉCNICOS E OPORTUNIDADES NA 
REGULAÇÃO SANITÁRIA BRASILEIRA

O avanço da Inteligência Artificial (IA), a ampliação das terapias alternativas, 
incluindo o uso de substâncias psicoativas, e a evolução dos estudos clínicos ofere-
cem tanto desafios quanto oportunidades para a regulação sanitária. A IA melhora 
a análise de dados, personaliza tratamentos e aprimora diagnósticos, enquanto 
terapias com cannabis e psicodélicos mostram promessas no tratamento de doen-
ças mentais. A evolução dos estudos clínicos, com abordagens adaptativas e des-
centralizadas, está redefinindo o desenvolvimento terapêutico. No entanto, esses 
avanços apresentam desafios regulatórios e éticos. Portanto, a Anvisa deve equi-
librar a inovação com a segurança dos pacientes, garantindo uma implementação 
eficaz e responsável dessas novas abordagens. As seções a seguir exploram essas 
inovações e os desafios que elas impõem.
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A POPULARIZAÇÃO DA INTELIGÊNCIA ARTIFICIAL

O aumento exponencial dos custos de saúde é um desafio global que ameaça a 
sustentabilidade dos sistemas de saúde e o acesso universal aos tratamentos. Nesse 
contexto, a IA surge como uma solução potencialmente revolucionária, capaz de realizar 
funções cognitivas humanas por meio de algoritmos sofisticados. A comunidade cien-
tífica tem discutido intensamente o valor da IA na saúde e sua capacidade de resolver 
problemas de entrega de cuidados, e como seus principais usos, têm sido apontadas 
a análise de grandes volumes de dados clínicos, a personalização de tratamentos com 
base no perfil genômico e fenotípico dos pacientes, e a melhoria na precisão de diag-
nósticos31.

A aplicação da IA está modificando, também, o ecossistema de descoberta e uti-
lização de medicamentos, abrangendo diversas fases do ciclo de vida dos fármacos32. 
Desde a identificação e a validação de perfis-alvo até os requisitos pós-comercialização, 
a IA tem demonstrado um impacto significativo. Ela associa genótipos com doenças, 
prevê interações químicas e avalia a “drogabilidade” dos alvos, como demonstrado na 
pesquisa sobre a covid-19. A IA facilita o design de compostos com propriedades dese-
jáveis e planeja suas sínteses, além de identificar biomarcadores e bioassinaturas de 
resposta durante o desenvolvimento pré-clínico. 

No contexto do desenvolvimento clínico, a IA não apenas aprimora o recrutamen-
to de participantes e viabiliza estudos adaptativos mais céleres, mas também empre-
ga endpoints digitais, identifica o microambiente celular, conduz fenotipagem celular e 
analisa patologia digital e dados clínicos para oferecer suporte à tomada de decisões. 
Na aplicação regulatória, a IA contribui para a inteligência regulatória e a preparação 
de dossiês, extraindo dados e preenchendo formulários. Após a comercialização, a IA é 
usada para extrair e processar relatórios de eventos adversos33-35.

No entanto, surgiram importantes limitações para o uso da IA na saúde, como 
o viés social algorítmico, que pode levar à discriminação e ao aprendizado incorreto, 
utilizando características ou conjuntos de dados inadequados36,37. Esses problemas re-
presentam sérios riscos para os pacientes ao utilizarem IA em cenários de saúde. Além 
disso, o “autodidatismo” imprevisível dos sistemas de IA resulta em incerteza sobre os 
resultados e impede sua descrição abrangente. Para abordar as considerações éticas, a 
Organização Mundial da Saúde (OMS) publicou, em junho de 2021, o primeiro relatório 
global sobre IA na saúde, com seis princípios orientadores para seu design e uso38. Em 
2024, a OMS lançou um novo documento intitulado “Ethics and Governance of AI for 
Health: Guidance on Large Multi-Modal Models”, que se baseia nas diretrizes estabele-
cidas no relatório de 202139.
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A regulamentação, portanto, deve equilibrar a necessidade de inovação com a 
segurança dos pacientes. As ferramentas de IA são informativas, e não determinativas, 
o que significa que os especialistas devem usar sua expertise em conjunto com as re-
comendações geradas pela IA. A criação, pela Anvisa, de um quadro regulatório harmo-
nizado é essencial para garantir que as ferramentas de IA sejam adotadas de maneira 
segura e eficaz. Isso inclui o desenvolvimento de critérios para a avaliação da adequa-
ção dos conjuntos de dados utilizados no treinamento dos algoritmos, assegurando que 
sejam abrangentes e representativos da diversidade populacional40.

DESAFIOS E INOVAÇÕES NA EVOLUÇÃO DOS ESTUDOS CLÍNICOS: 
ESTUDOS ADAPTATIVOS, DESCENTRALIZADOS, PROTOCOLOS 
MESTRES, PREFERÊNCIAS DOS PACIENTES E USO DE DADOS DO 
MUNDO REAL

A evolução dos estudos clínicos, impulsionada por avanços em estudos adap-
tativos, descentralizados, protocolos mestres, consideração das preferências dos 
pacientes e uso de dados do mundo real, está redefinindo o cenário do desenvolvi-
mento terapêutico. 

Os estudos adaptativos, ao permitirem ajustes em tempo real com base nos da-
dos acumulados, têm o potencial de acelerar o desenvolvimento de medicamentos e 
aumentar a eficiência dos ensaios. No entanto, essa flexibilidade requer uma supervisão 
metodológica e estatística rigorosa, bem como uma infraestrutura tecnológica robusta 
para coleta e análise de dados em tempo real. Além disso, os estudos adaptativos levan-
tam questões éticas que exigem atenção, como garantir que as mudanças nos critérios 
de inclusão ou nos regimes de tratamento não prejudiquem os participantes41.

Os ensaios clínicos descentralizados permitem a realização de estudos fora das 
instalações tradicionais, alcançando populações desatendidas e utilizando ferramentas 
como saúde digital e telemedicina para monitoramento remoto. Eles exigem atenção à 
cibersegurança e à proteção de dados, apoiando uma pesquisa clínica mais centrada no 
paciente e inclusiva42. No entanto, eles apresentam desafios adicionais, como a necessi-
dade de sistemas robustos de monitoramento remoto e infraestrutura tecnológica avan-
çada para coleta de dados em ambientes diversos. Os desafios principais reconhecidos 
pelos reguladores incluem preocupações relativas à supervisão dos investigadores e à 
segurança dos participantes quando os exames físicos e o contato presencial são limita-
dos43. A adaptação das regulamentações da Anvisa para incluir diretrizes claras sobre a 
validação e o monitoramento desses sistemas é importante para garantir a integridade 
e a segurança dos dados coletados remotamente. A supervisão desses estudos requer 
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novos modelos de auditoria e inspeção, exigindo capacidades adicionais da Agência 
para avaliar a conformidade e a qualidade dos dados coletados em diversos locais.

Por sua vez, as informações de preferência do paciente desempenham um papel 
importante na tomada de decisões na indústria farmacêutica, regulação e incorporação 
de produtos médicos. No entanto, antes de sua utilização, é fundamental entender os 
processos de decisão ao longo do ciclo de vida do produto médico e identificar os pontos 
críticos que podem ser influenciados por essas informações. A integração das preferên-
cias dos pacientes nos estudos clínicos requer métodos robustos de coleta e análise de 
dados, além de diretrizes claras para sua incorporação transparente44. 

O protocolo mestre, ou “master protocol”, é desenvolvido com múltiplos subestu-
dos, que podem ter objetivos diferentes e avaliar uma ou mais intervenções em um ou 
mais subtipos de doenças dentro da estrutura geral do ensaio. Além disso, pode envol-
ver comparações diretas de terapias concorrentes ou ser estruturado para avaliar, em 
paralelo, diferentes terapias em relação aos seus respectivos controles. Ou seja, é um 
protocolo abrangente projetado para responder a múltiplas perguntas. 

Os ensaios podem ser do tipo “umbrella”, “basket” e “platform”45. Dentre os prin-
cipais desafios relacionados com esse tipo de protocolo clínico, podem-se destacar a 
dificuldade de implementação, a avaliação da segurança do medicamento, bem como a 
atribuição de eventos adversos a um ou mais medicamentos em investigação, principal-
mente quando há vários braços de tratamento com intervenções diferentes e o ensaio 
não apresenta um controle interno único para cada tipo de intervenção. Ademais, é pos-
sível que ocorram interpretações equivocadas relativas à eficácia de uma determinada 
intervenção em diferentes populações, decorrentes de múltiplas análises ou apenas 
em subgrupos. Outro desafio para o regulador é interpretar de forma integrada todos os 
resultados obtidos de segurança e eficácia provenientes de vários subprojetos.

Os dados do mundo real e a evidência do mundo real têm atraído significativa aten-
ção de pesquisadores e reguladores. A FDA define dados do mundo real como dados sobre 
a saúde dos pacientes e a prestação de cuidados, incluindo registros eletrônicos de saú-
de e dados gerados por pacientes, enquanto a evidência do mundo real é o resultado de 
estudos gerados a partir desses dados. Os estudos de mundo real geraram descobertas 
importantes, especialmente em áreas onde ensaios clínicos tradicionais seriam antiéticos 
ou inviáveis46. Como são estudos não intervencionais e majoritariamente observacionais, 
estão sujeitos a diversos vieses, como a seleção dos participantes, o que pode resultar em 
conclusões tendenciosas sobre a segurança e eficácia de um produto47. Portanto, há uma 
necessidade de diretrizes rigorosas que abranjam desde a coleta de dados até a geração de 
evidências, garantindo transparência e auditabilidade em todas as etapas.
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Diante desses desafios, relacionados com a evolução dos estudos clínicos, 
a Anvisa deve adotar uma abordagem cuidadosa e integrada para garantir a segu-
rança, a eficácia e a ética em todo o processo de desenvolvimento e avaliação de 
terapias.

A ASCENSÃO DAS TERAPIAS COM SUBSTÂNCIAS PSICOATIVAS

A Anvisa enfrenta um desafio complexo e multifacetado na aprovação e mo-
nitoramento de novas abordagens terapêuticas. Embora haja avanços notáveis em 
áreas como terapia celular, imunoterapia e edição de genes, é importante destacar 
que terapias com substâncias psicoativas, como cannabis, psilocibina, MDMA e 
LSD, têm ganhado relevância na medicina alternativa. 

A cannabis, com seus compostos THC e CBD, tem demonstrado potencial 
analgésico e terapêutico enquanto alucinógenos estão sendo estudados para tra-
tar depressão e vícios. Embora enfrentem desafios legais, pesquisas indicam um 
promissor potencial terapêutico, especialmente quando administradas em ambien-
tes controlados por profissionais capacitados. Essa tendência está transformando 
o cenário dos cuidados de saúde mental e da inovação terapêutica, resultando no 
surgimento de mercados bilionários48-51.

Muitos países estão ampliando o acesso às psicoterapias assistidas por psi-
codélicos, incluindo mediante vias de uso compassivo ou do princípio do “direito 
de tentar”. Em 2019, o governo israelense aprovou seu primeiro Programa de Uso 
Compassivo para psicoterapia assistida por MDMA, seguido pela aprovação da FDA 
para um programa de Acesso Expandido nos EUA. Desde 2014, a Suíça permite o 
uso compassivo de MDMA e LSD. O estado de Oregon, nos EUA, legalizou a psicote-
rapia assistida por psilocibina e descriminalizou todas as drogas, além de diversas 
reformas legislativas similares para legalizar ou descriminalizar plantas e fungos 
psicodélicos, incluindo projetos de lei para expandir as leis de “direito de tentar” 
para pessoas com doenças graves ou ameaçadoras. No Canadá, um número cres-
cente de permissões tem sido concedido pelo governo federal para o uso de psilo-
cibina no tratamento de angústia existencial e para treinamento de terapeutas52.

No entanto, o uso dessas substâncias levanta preocupações significativas 
sobre segurança e potencial de abuso. Além das questões legais envolvidas que 
precisam ser discutidas, a elaboração de uma regulação adequada é essencial 
para garantir uso responsável, equilibrando benefícios terapêuticos e proteção dos 
pacientes. Portanto, a Anvisa enfrenta o desafio de desenvolver diretrizes que pro-
movam esses novos tratamentos sem comprometer a saúde pública.
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5.	 CONCLUSÕES

No dinâmico cenário da regulamentação de produtos terapêuticos e serviços de 
saúde, as autoridades reguladoras enfrentam desafios complexos e interligados. Um dos 
principais desafios é a necessidade de cooperação internacional em um contexto de mu-
danças globais e avanços tecnológicos. A Conferência Internacional de Harmonização 
de Requisitos Técnicos para Registro de Medicamentos para Uso Humano (ICH) exempli-
fica essa cooperação, estabelecendo diretrizes comuns para promover uma abordagem 
ética e responsável em escala global. Essa colaboração é vista como essencial para en-
frentar desafios emergentes e garantir a segurança e a eficácia das terapias inovadoras. 
Contudo, a soberania das decisões de cada país pode dificultar o alinhamento de regras 
e critérios técnicos nos fóruns internacionais de harmonização. Um desafio constante 
é equilibrar os padrões globais de segurança e eficácia com as especificidades e leis 
nacionais, garantindo a proteção dos dados conforme as legislações locais, como a Lei 
Geral de Proteção de Dados (LGPD) no Brasil.

A disrupção digital apresenta outro conjunto significativo de desafios para as au-
toridades reguladoras. A rápida adoção de tecnologias inovadoras requer uma mudança 
cultural e capacidade de adaptação ágil. É crucial que as autoridades reguladoras co-
laborem estreitamente com a indústria e outras partes interessadas para desenvolver 
políticas que promovam a inovação, garantindo a segurança e a eficácia dos produtos 
terapêuticos. No entanto, o avanço da cooperação exige a implementação de sistemas 
de dados estruturados, interoperabilidade entre sistemas e, por conseguinte, investi-
mentos substanciais em infraestrutura e capacitação. Iniciativas como o Identification of 
Medicinal Products (IDMP) têm como objetivo modernizar os processos regulatórios em 
escala global, possibilitando uma coleta e troca de informações mais eficazes.

A Anvisa é vista como uma instituição essencial para a proteção da saúde pública 
no Brasil, desempenhando um papel fundamental na regulação e na fiscalização de 
uma ampla gama de produtos e serviços. No entanto, os desafios que enfrenta são 
percebidos como significativos, desde a evolução constante do setor farmacêutico até 
interferências políticas e pressões de interesses comerciais. Para superar esses obstá-
culos, é necessário fortalecer os princípios de independência, transparência e expertise 
técnica no processo regulatório. Além disso, a participação ativa da sociedade civil é 
fundamental na promoção da responsabilidade e na defesa do interesse público. Ao 
enfrentar esses desafios, espera-se que a Anvisa continue cumprindo sua missão de 
proteger e promover a saúde da população brasileira, garantindo a segurança, a quali-
dade e a eficácia dos produtos e serviços que regula.
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