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Maior agilizacéo e celeridade no acesso a terapéuticas inovadoras.

Exposi¢do de Motivos

De acordo com a Peticdo n® 200/XIV/23, subscrita por mais de 18.000 cidad&os:

“A Fibrose Quistica (FQ) é a doenca hereditaria autossomica recessiva mais frequente nos
caucasianos, ocorrendo na Europa em cerca de 1/2500 nascimentos vivos. Em Portugal a
incidéncia estimada é de 1/7000 nascimentos Vivos.

E uma doenca monogénica, causada por mutacbes do gene regulador da condutancia
transmembranar da fibrose quistica (CFTR), estando descritas até ao momento mais de 2000
mutagdes e sendo a mutagdo F508 a mais frequente. Esta alteragéo ocasiona disfungdo da
proteina CFTR da membrana apical que regula o transporte de cloro e sédio nas células
epiteliais secretoras, levando a concentracdes anormais de ibes de ambos os lados das
membranas apicais. O resultado é a desidratacdo das secrecbes e o aumento da sua
viscosidade, favorecendo a obstrucéo dos canais das glandulas exdcrinas.

As manifesta¢bes da doenca ocorrem em graus variados no pancreas, pulmdes, figado e
intestino. As consequéncias clinicas incluem uma doenca multisistémica caracterizada por
doenca pulmonar progressiva, disfuncdo pancreatica, doen¢a hepética que pode progredir
para cirrose, problemas de motilidade intestinal e electrdlitos elevados no suor. Apesar das
manifestaces clinicas ocorrerem em diversos Orgdos, as alteracBes pulmonares sao
responsaveis por 90% da morbilidade e mortalidade na FQ. O inicio do comprometimento
pulmonar é variavel, surgindo semanas, meses ou anos apos o nascimento. A doenca pulmonar
evolui frequentemente para insuficiéncia respiratoria.

A FQ ¢é provavelmente a doenca cronica em que a sobrevivéncia e a qualidade de vida
melhoraram mais nos ultimos 40 anos, tendo a esperanga media de vida passado de 10 anos
em 1960 para 38 anos em 2010. Estima-se que uma crianga que nasce hoje com FQ tem uma
hipbtese superior a 80% de atingir os 40 anos de idade. Esta melhoria no progndstico e na
qualidade de vida deve-se a um diagndstico mais precoce para o qual muito tem contribuido o
rastreio neonatal, o0 melhor conhecimento da doenca e o tratamento precoce. No entanto, um
estudo publicado na revista The Lancet divulga a enorme disparidade na esperanca de vida dos
doentes com FQ nas diversas regies Europeias, independentemente de tamanho demogréfico
e frequéncia genética. Esta disparidade é explicada pelo facto de a maioria das criancas
nascidas com esta patologia em alguns paises da Unido Europeia ter uma maior probabilidade



de vir a apresentar uma forma mais grave da doenca por diagnostico tardio e menor acesso a
assisténcia médica e medicamentosa apropriada.”

Estas informacgfes foram integralmente reiteradas ao Grupo Parlamentar do CDS-PP, em
reunido com a Associacdo Nacional de Fibrose Quistica, com a Associacdo Portuguesa de
Fibrose Quistica, com a primeira signatéria da referida Peticdo e com uma médica que é Mae
de uma crianga com Fibrose Quistica.

Nos ultimos dias, a dificuldade no acesso a terapéuticas inovadoras para tratamento de
Fibrose Quistica tomou proporcGes medidticas, através do caso de uma jovem que fez um
apelo puablico nas redes sociais, sensibilizando o pais.

No entanto, este ndo €, infelizmente, o primeiro caso tornado publico acerca da dificuldade de
acesso a terapéuticas inovadoras, em consequéncia da morosidade no tratamento dos
processos de aprovacdo junto do INFARMED, I.P., seja na avaliacdo farmaco-terapéutica ou na
avaliacdo farmaco-economica.

O CDS-PP entende ndo ser aceitavel que o regulador nacional demore, muitas vezes anos, a
autorizar a introducdo no mercado de terapéuticas inovadoras cuja eficacia ja esta
comprovada por reguladores internacionais — como a Agéncia Europeia do Medicamento e a
Food and Drug Administration - e que podem salvar vidas ou, pelo menos, melhorar muito a
esperanca e qualidade de vida de muitas de pessoas.

No caso concreto da Fibrose Quistica, estima-se que existam em Portugal cerca de 400 pessoas
com esta doenca rara e 0os medicamentos inovadores para o0 seu tratamento — tanto para
adultos, como para tratamento em idade pediatrica — estdo, neste momento, dependentes de
Autorizacdo de Utilizacao Especial (AUE) através do Programa de Acesso Precoce (PAP). O que
se tem vindo a verificar € que estes processos de AUE e PAP sdo demasiado morosos,
burocréticos e que a celeridade na resposta que tem sido dada néo se coaduna com a urgéncia
dos doentes no acesso aos medicamentos.

Importa frisar, conforme ja se referiu, que estes atrasos do INFARMED, I.P. na aprovacdo de
tratamentos inovadores ndo se verificam apenas no caso da Fibrose Quistica, nem s6 para
tratamentos inovadores para doencas raras. Verifica-se, também, na aprovacdo de
medicamentos inovadores para varias outras doencas, muitas vezes para as quais também ndo
existe alternativa terapéutica eficaz.

Ora, o CDS-PP considera que, garantindo a seguranca dos medicamentos e dos doentes, é
determinante tornar estes processos de autorizacdo mais ageis e céleres.

Cientes de que estamos, na maioria dos casos, perante medicamentos extremamente
onerosos para o Estado, entendemos, contudo, que um verdadeiro investimento em salde é o
investimento na qualidade de vida das pessoas doentes, proporcionando-lhes acesso agil e em
tempo util aos medicamentos que Ihes assegurem maior esperanca de vida, maior qualidade
de vida, dignidade na doenca e, assim, ajudando-as a que continuem pessoas ativas. E, ao



continuarem ativas e com menor recurso a potenciais internamentos, o saldo também para o
Estado sera positivo.

Tomando de novo o exemplo da Fibrose Quistica, foi-nos transmitido que o internamento de
um doente grave dura, no minimo, trés semanas, muitas vezes em Cuidados Intensivos
havendo doentes que chegam a ser sujeitos a cinco internamentos por ano. Ora, 0S encargos
gue estes internamentos representam para o Estado, por cada doente, poderiam ser muitas
vezes evitaveis se estes doentes tivessem acesso precoce aos medicamentos inovadores o0 que,
manifestamente, ndo esté a acontecer.

Nao podemos resignar-nos a que, em Portugal, os doentes que precisam de medicamentos
inovadores, muitas vezes para salvar a vida, estejam a ser prejudicados face a doentes de
outros paises onde 0 acesso a esses mesmos medicamentos esta assegurado. O regulador
nacional tem, evidentemente, de ser exigente e competente na avaliacdo das terapéuticas
inovadoras e na negocia¢do com a industria farmacéutica. Mas tem de ser, também, célere na
sua aprovacao.

Pelo exposto, e ao abrigo das disposicBes constitucionais e regimentais aplicaveis, 0s
Deputados
do Grupo Parlamentar do CDS-PP abaixo assinados apresentam o seguinte Projeto de
Resolucéo:

Nos termos da alinea b) do artigo 156° da Constitui¢do e da alinea b) do n° 1 do artigo 4° do
Regimento, a Assembleia da Republica recomenda ao Governo que diligencie com urgéncia
junto do INFARMED, I.P. para que:

1 - Tanto na avaliacdo farmaco-terapéutica como na avaliagdo farmaco-econdémica de
medicamentos inovadores, sejam priorizados 0os medicamentos inovadores que ndo tém
alternativa terapéutica eficaz.

2 — Sejam agilizadas as etapas de introdugcdo no mercado de todas as terapéuticas
inovadoras para tratamento da Fibrose Quistica.

Palécio de S&o Bento, 08 de Marco de 2021.
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