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Relatdrio Final | Peticionaric:
. Marco Aurélio da Silva Gongalves Padrio
Peticdo n.2 516/XI11/4.2 N.2 de assinaturas: 1

Assunto: “Solicita que o Centro Hospitalar do Porto inicie téo rdpido quanto possivel o

tratamento com Translarna, medicamento indicado pora criangas com Distrofinopatia de

Duchenne” 1
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I — Nota Prévia

A presente Petigdo, subscrita apenas por um Unico subscritor, deu entrada na
Assembleia da Republica, a 23 de maio de 2015 e, tendo sido admitida, foi a mesma
remetida para a Comissdao Parlamentar de Saﬁdé, para aprecia¢dao e elaboragdo do

respetivo parecer.

Il - Objeto da Petigao

O subscritor da presente Peticdo “Solicita que o Centro Hospitalar do Porto inicie tdo
rdpido quanto possivel o tratamento com Translarna, medicamento indicado para

criangas com Distrofinopatia de Duchenne”.

O unico subscritor, pai de um menino com esta doenga, requer que o medicamento
denominado Translarna, apesar de se tratar de um medicamento inovador, seja
facultado as criangas portadoras da doenga Distrofinopatia de Duchenne, tendo em

conta que se trata de uma doenca degenerativa rara, progressiva e fatal.

Esta doen¢a neuromuscular caracteriza-se pela progressiva perda de massa muscular e
fraqueza, por degenera¢do, do musculo-esquelético, liso e cardiaco. A Distrofia de
Duchenne tem uma hereditariedade ligada ao cromossoma X e, em cerca de metade
dos casos, a alteracdo do gene surge espontaneamente. Na maioria dos casos, a
crianca tem um desenvolvimento normal até aos 2-3 anos, altura em que comega a ser
notada uma dificuldade em subir escadas, uma incapacidade em correr e quedas
frequentes. Mais tarde a fraqueza é notada também a nivel dos membros superiores.
O envolvimento da musculatura cardiaca e da musculatura respiratéria surgem ao
ibngo da segunda década de vida. A escoliose é um dos problemas que necessita de
atengdo no final da primeira e no inicio da segunda década de vida. De acordo com

informacgdo disponibilizada (http://www.rarissimas.pt/pt/conteudo/doencas-raras), e
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tendo como objetivos melhorar a capacidade fisica e retardar a perda de marcha é

habitualmente efetuado através de corticoterapia.

O subscritor da presente peticdo requere que o medicamento Translarha seja
facultado as criangas portadoras desta doenga, mencionando ainda que, no caso do
seu filho, foram realizados testes de compatibilidade com este medicamento com
resultados positivos. Refere que apesar de se tratar de um medicamento inovador, a
sua seguranca foi ja comprovada pela diregdo Geral da Saude e da Seguranca
Alimentar da Unido Europeia. Pelo exposto, e tendo em conta que se trata de uma
Vdoenga progressiva e fatal, solicita a intervencio da Assembleia da Republica no
sentido de interceder junto do Ministério da Salde e do Centro Hospitalar do Porto, tal
como éconteceu com os doentes que necessitavam do tratamento da Hepatite C, para
que seja disponibilizado, com urgéncia, o medicamento Translarna aos doentes que

dele necessitem.

lll - Analise da Peticao

Esta Peticdo, que deu entrada a 23 de maio de 2015, foi admitida e distribuida a

Comissdo Parlamentar de Salde para elaboragdo do respetivo parecer.

O objeto da petigdo estd especificado e o texto & inteligivel;, o Unico peticionario
encontra-se corretamente identificado, verificando-se os demais requisitos formais e
de trafnitagﬁo estabelecidos no artigo 522 da Constituigdo da Republica Portuguesé e
nos artigos 92 e 172 da Lei do Exercicio do Direito de Peticio, com a redagdo imposta

pela Lei n2 45/2007, de 24 de Agosto.

Em conformidade com o disposto nos artigos 212, 242 e 262 do mesmo diploma,
tratando-se de uma Petigdo com apenas 1 assinatura, n3o carece da sua aprecia¢ao em

plendrio nem de audi¢do do peticionario (artigo 212 ne 1).
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De referir ainda que tendo o peticionario exposto a situa¢ido ao Ministério da Saude e
solicitado informagdo sobre a mesma, em oficio datado de 24 de margo de 2015, o

Governo veio informar do seguinte:

“[....] o medicamento Translarna, em granulado para suspensdo oral, foi autorizado
nas dosagens de 125mg, 250 mg e 100mg, e obteve, em julho de 2014, a autorizag:ﬁb
de introdugdo no mercado (AIM) concedida pela Comissd@o Europeia na seguinte
indicagdo terapéutica: “(...) tratamento da distrofia muscular de Duchenne resultante
de uma mutagdo nonsense {(DMDmn) no gene distrofina, em doentes com
capacidade de marcha com idade igual ou superior a 5 anos (...). A eficdcia nédo foi

demonstrada em doentes sem capacidade de marcha.”

A autorizacdo concedida é valida pese embora tenha sido consideradé necessdria a
realizagdo de um estudo adicional. Apesar dos Iimitados dados disponiveis (raz&'o
pela qual foi concedida uma AIM condicional), o Comité dos Medicamentos de Uso
Humano (CHMP) considerou existir alguma evidéncia de que o Translarna abranda a
progresséo da doenca e que o respetivo perfil de seguran¢a ndo representa uma

preocupagédo maior.

Por conseguinte, nas conclusGes apresentadas pela Agéncia Europeia de
Medicamentos (EMA) sobre a AIM condicional é referido que, apds avaliagdo do
pedido o CHMP considerou a relagdo beneficio-risco favordvel para recomendar a
concessé“o da AIM condicional, conforme detalhado no Relatério Publico Europeu de

Avaliagéo. Neste relatorio consta, também a seguinte informacdo:

O requerente solicitou uma autorizagdo condicional com o propdsito de que dados

adicionais seriam fornecidos poés-autorizagdo.

O CHMP é de parecer que foi cumprido o critério de que os beneficios para a saude
publica decorrentes da disponibilidade imediata do medicamento superam os riscos
inerentes ao facto de serem necessdrios dados adicionais, uma vez que os beneficios
para a saide publica foram substanciados por o medicamento proporcionar um
tratamento para uma doenga grave, caracterizada por uma progressiva deterioragéio

do estado clinico dos doentes e por desfecho fatal.
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A informagdo completa relativa a avaliagdo do medicamento estd disponivel para

consulta podendo ser encontrada em:

http://www;ema.europa.eg/docs_/en GB/document _library/EPAR Public_assessme
nt_report/human/002720/WC500171816.pdf

Neste contexto, cumpre informar que este medicamento ndo se encontra
comercializado em Portugal. A autorizagéo de introducdo de um medicamento no

mercado néo implica obrigatoriamente a sua comercializagéo.

No entanto, sempre que um medicamento nédo tem AIM ou néo esté a ser
comercializado em Portugal, a sua aquisi¢cdo poderd ser efetuada através de
Autorizagdo de Utilizacdo Especial (AUE). Esta autorizacdo é concedida pelo
INFARMED, I.P. a entidades de satide, ptblicas ou privadas, legalmente autorizadas a

adquirir diretamente esses medicamentos.

O pedido de AUE resulta de um julgamento clinico do médico assistente sobre a
adequagdo de utilizagdo de um determinado medicamento. A referida AUE terd que
ser solicitada pelos servicos competentes da unidade hospitalar onde o doente é

assistido.

Acresce ainda sublinhar que, de acordo com o INFARMED, I.P. néo foi submetido
nenhum pedido de AUE para o doente em aprego por parte da unidade hospitalar

onde este é seguido. [...]

Nestes termos e tendo em consideracdo o referido, considera-se que esta reunida a
informacdo suficiente para que desta iniciativa seja dado conhecimento ao ;

Peticionario.
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Parecer

1 — De acordo com o disposto no n2 8 do artigo 172 da Lei 45/2007 de 24 de Agosto,
A devera este relatorio final ser remetido a S. Exa. a Presidente da Assembleia da

Republica e ao Governo;

2 - Conforme o disposto no artigo 242, e tendo em conta que retine apenas uma

assinatura deve prosseguir os ulteriores trimites regimentais e ser arquivada;

3 — Devera ser dado conhecimento ao peticionario do presente relatério, bem como

das providéncias adotadas.

Assembleia da Republica, 15 de julho de 2015.

A Deputada Relatora A Presidente da Comissao
\ / .
*
(Luisa Salgueiro) (Maria Antonia Almeida Santos)



