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Segundo o DECIT/MS
1
, as Doenças negligenciadas são doenças que 

prevalecem em condições de pobreza e para as quais há pouco interesse por parte das 

indústrias farmacêuticas tradicionais devido à falta de mercado significativo tendo em 

visto que são doenças que atingem populações de baixa renda e presentes, sobretudo,  

nos países em desenvolvimento. Entre as doenças negligenciadas, podemos citar: 

malária, tuberculose, dengue, chikungunya, esquistossomose, oncocercose, hanseníase 

e filaríase linfática (elefantíase), tripanossomíase africana humana (doença do sono), 

leishmaniose visceral (calazar) e doença de Chagas, sendo que estas três últimas são 

consideradas como extremamente negligenciadas. Nota-se que a OMS usa mais o 

termo doenças tropicais negligenciadas
2
 cuja lista não incluiu malária e tuberculose, 

por exemplo, as quais são objetos de maior investimento em pesquisa para 

desenvolvimento de novos fármacos. 

Assim sendo, as doenças negligenciadas são doenças que afetam milhões de 

pessoas em países do terceiro mundo onde carece capacidade financeira para pagar por 

novos fármacos financiados pelos mecanismos tradicionais, extremamente onerosos, 

que asseguram a pesquisa e o desenvolvimento de novos fármacos. No caso das 

doenças negligenciadas, há certo consenso de que uma saída para o desenvolvimento de 

novos fármacos é a criação de parcerias entre instituições públicas e privadas (as 

famosas PPP: public-private partnership), que podem ser estimuladas por iniciativas 

como o DNDi (Drugs for Neglected Disease initiative), inicialmente idealizada pela 

ONG Médicos sem Fronteiras
3
, e que foca atualmente seus esforços nas doenças 

extremamente negligenciadas. 

Por outro lado, os chamados “Fármacos Órfãos”, são fármacos desenvolvidos 

para tratar de doenças raras (poucas vezes também chamadas de doenças órfãos
4,5

).  

Neste caso, a falta de interesse da Indústria farmacêutica se deveria ao restrito tamanho 

do mercado (mesmo se presente em paises ricos), caso o FDA não tiver tomado 

medidas de incentivo (Orphan Drug Act, FDA - 1983) que resultaram em 

investimentos “tradicionais” pelo mercado farmacêutico. Nota-se que existe grande 

divergência quanto à qualificação de uma doença rara
4,5

, sendo que a maioria das 

jurisdições (66%) adota um limiar médio de prevalência entre 40 e 50 casos / 100.000 



pessoas
5
. Nos Estados Unidos da América (USA), são definidas como sendo doenças 

que afetam menos de 200.000 pessoas (nos USA) ou para as quais não existe 

expectativa razoável de que a o custo de desenvolvimento de fármaco para estas 

doenças seja recuperado pelas vendas nos Estados Unidos
6
. Apesar de “raras”, estas 

doenças (em torno de 7.000) acometem 6-8% da população mundial, sendo 13 milhões 

de pessoas no Brasil
7
. Como exemplos de Fármacos Órfãos (doenças raras), temos: 

ceredase (doença de Gaucher), dantrolene (hipertermia maligna), imatinib (leucemia 

mielogenosa crônica), tretinoina (leucemia aguda promielocítica), ifosfamida (câncer 

dos testículos), sotalol (taquicardia ventricular), miltefosina (leishmania). 
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