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PROJETO DE RESOLUGCAOQ N° 1115/XIV/22

Pela disponibilizacdo atempada do tratamento mais adequado aos

doentes com Fibrose Quistica

EXPOSICAO DE MOTIVOS

A Fibrose Quistica (FQ) é uma doenca autossémica, recessiva, que resulta da mutacdo de um gene
localizado no cromossoma 7, que codifica a sintese da proteina transmembranar, a Cystic Fibrosis
Transmembrane Conductance Regulator (CFTR) com fung¢des de canal de cloreto. Assume-se que o defeito
reside na alteracdo da secrecdo pelo epitélio respiratério de ides cloreto, acrescido do aumento da
absorcao do sodio a nivel do limen das vias aéreas e aumento da concentracdo de cloro no suor. O
resultado é a desidratacao das secre¢des e 0 aumento da sua viscosidade, favorecendo a obstrucdo dos
canais das glandulas exdcrinas. Estdo descritas cerca de 2000 variantes genéticas associadas a esta doenca,
sendo a mutacdo F508 a mais frequente. Em Portugal a incidéncia estimada desta doenca é de 1/7000

nascimentos versus 1/2500 nascimentos ocorridos nos restantes paises europeus.

A doenca da FQ € incuravel e afeta, atualmente, cerca de 400 portugueses. O tempo de vida dos doentes
depende dos tratamentos que Ihes forem administrados, 0s quais servem para minorar os efeitos da

doenga, ajudando-os a ter uma melhor qualidade de vida.

As manifestacBes da doenca ocorrem com um espectro de apresentagoes clinicas muito variado tais como:
doenca pulmonar crénica (infe¢des pulmonares recorrentes com destruicdo do parénquima pulmonar),

insuficiéncia pancreética exdcrinas, diabetes mellitus entre outras. Apesar das manifestagdes clinicas
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ocorrerem em diversos 0rgaos, as altera¢des pulmonares sao responsaveis por 90% da morbimortalidade

ocorrida na FQ e é a doenga pulmonar que determina o prognostico e a sobrevida do doente.

A sobrevivéncia e a qualidade de vida dos doentes com FQ melhoraram substancialmente nos Gltimos
anos, estimando-se que a sobrevida média é de 30,7 anos de acordo com a norma da DGS - Diagnéstico da
Fibrose Quistica em Idade Pediatrica e no Adulto. Estes ganhos sao resultado de um diagnostico precoce e
devido ao aparecimento de novos farmacos. Nos Ultimos cinco anos surgiram diversas terapéuticas

moduladoras, as quais permitem a possibilidade de alterar o curso e a histdria natural da doenca.

Os primeiros medicamentos surgiram em 2015, mas, lamentavelmente, o processo de aprovagdo em
Portugal, para muito deles, estd pendente até hoje (Kalydeco e Orkambi — aguardavam autorizacdo do

INFARMED desde 2016, autorizado em fevereiro de 2021; Symkevi aguarda autoriza¢do desde 2019).

S6 para quem tem a doenga em estado muito avangado e grave € que existem autoriza¢es de utilizacdo
especial. Mesmo com estas autorizagdes, os medicamentos sdo muito mais caros do que seriam se 0s

mesmos estivessem aprovados.

Além disso, 0 que se pretende € que tais medicamentos sejam acessiveis também a quem tem a doenca
diagnosticada, mas ainda em estado inicial, permitindo assim travar a sua evolucao e melhorar a qualidade

de vida dos doentes.

Em 2019 surgiu um novo medicamento, o Kaftrio, que consiste numa associacao tripla (75 mg ivacaftor, 59
mg tezacaftor, 100 mg elexacaftor) com ganhos na capacidade respiratoria e diminuicdo dos

internamentos.

Por isso, devido as evidentes vantagens, o Kaftrio foi j& aprovado por diversas entidades competentes,
designadamente a Food and Drug Administration e a European Medicines Agency, estando aprovado em
Varios paises europeus. Ao contrario, em Portugal, o processo de aprovagdo deste fArmaco inovador ainda
ndo foi concluido, estando, assim, os doentes portugueses em desigualdade perante outros cidaddos

europeus, o que é totalmente injustificado.
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E urgente que os doentes com FQ em Portugal acedam aos medicamentos de que necessitam. Se ha
situacdo onde a palavra “urgéncia” tem sentido, € em casos como estes, onde o tempo é determinante
para os doentes que se deparam com uma morte mais proxima, a cada dia que passa. Além disso, o
sofrimento destes doentes, maioritariamente jovens, é de tal forma violento para os proprios e para as
suas familias que um dia a mais sem acesso a estes medicamentos, significa aumentar o sofrimento de

forma incalculavel e injustificavel.
E se o custo no investimento é a chave do problema da falta de aprovacdo em Portugal, atente-se nos
custos que o pais tem com estes doentes, com 0s internamentos constantes e recorrentes, com 0s

transplantes a que tém de ser submetidos, com os tratamentos de fisioterapia.

O mais importante € que estes medicamentos salvam vidas e evitam a deterioracao fisica destes doentes e

a deterioracdo alargada das suas familias.

Assim, vem o Grupo Parlamentar do Partido Social Democrata, nos termos da Constituicdo e do

Regimento da Assembleia da Republica, recomendar ao Governo que:
Adote as diligéncias necessarias para que o INFARMED conclua, celeremente, 0s processos de
aprovacdo dos medicamentos para o tratamento da doenca Fibrose Quistica, que estdo pendentes
no INFARMED.

Palécio de Sdo Bento, 18 de marco de 2021,

Os Deputados do Grupo Parlamentar do PSD,



