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Sobre a introducao urgente do medicamento Vyndaquel/Tafamidis
no Servi¢co Nacional de Saude

Como destaca a Associacdo Portuguesa de Paramiloidose, “a polineuropatia amiloidética
familiar, vulgo paramiloidose, ou doenga dos pezinhos, esta associada a deposi¢do nos
tecidos — em particular nos nervos — de uma substancia fribilar altamente insoluvel
designada por amildide. As fibras de amildide sdo constituidas por subunidades de uma
proteina do sangue que transporta hormonas da tirdide e vitamina A”.

Tipicamente, a doenca tem idade de inicio entre os 25 e 35 anos (podendo ocorrer depois
dos 50 anos), iniciando-se nos membros inferiores; afecta a sensibilidade aos estimulos (por
exemplo, térmicos) e a capacidade motora e é fatal, com evolucdo, em media, em 10 anos.
Rapida e progressivamente, os portadores da doenca vao ficando totalmente dependentes
de terceiros.

As medidas terapéuticas que tendem a retardar os efeitos nefastos da doenga e,
eventualmente a prolongar o tempo de vida dos doentes, ndo visando a cura, pretendem
proporcionar ao doente mais anos de vida com qualidade e minimizar o seu sofrimento.

O transplante hepatico, enquanto medida terapéutica mais radical para estas pessoas
doentes, € uma medida para anular a progressao da doenca. No entanto, ndo s6 provoca a
dependéncia total de medicacdo que permita a ndo rejeicdo do 6rgdo transplantado, como
implica, obrigatoriamente, consequéncias mais complexas como a imunossupressao.

O transplante hepatico, além de acarretar, sempre, um risco elevado de vida, também
provoca efeitos secundarios graves e corresponde a uma interven¢do muito onerosa.

Ora, existe no mercado um farmaco — Vyndaquel/Tafamidis — considerado eficaz na
evolucdo da doenca em 60% dos casos e, consequentemente, evitando o supra referido
transplante.

Este farmaco ainda ndo se encontra acessivel a todos os doentes no nosso pais. Entretanto,
por motivos burocraticos, os doentes esperam e desesperam, com o inegavel sofrimento
dos préprios e das suas familias e também com custos agravados para o Estado. Nas
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palavras expressivas de um doente que nos contactou, “o novo comprimido trava a doenca
em 60% dos casos e reduz a sua evolucao nos outros 40%”.

O Decreto — Lei n.° 176/2006, 30 de Agosto, com as alteragdes dos Decretos — Lei n.° 106
A/2010, 10 de Janeiro, n.° 64/2010, 9 de Junho, n° 182/2009, 7 de Agosto, criou 0 Regime
Juridico dos Medicamentos de Uso Humano.

O respectivo artigo 92.° dispde que “o IFARMED pode autorizar a utiliza¢cdo em Portugal de
mais medicamentos ndo possuidores de qualquer das restantes autoriza¢fes previstas no
presente Decreto-Lei, quando se verifique uma das seguintes condigoes:

a) Mediante justificacdo clinica, sejam considerados imprescindiveis a prevencao,
diagndstico ou tratamento de determinadas patologias.”

Esta alternativa (Autorizacdo de Utilizagao Especial — AUE) existe na Legisla¢do Portuguesa, €
provisoria e pode colmatar, no imediato, a dificuldade na obtencdo do respectivo
licenciamento em Portugal.

O referido farmaco é da maxima importancia no combate a evolugdo da doenca e a sua
introducdo correspondera a uma medida que introduzira mais eficiéncia e humaniza¢do no
sistema, reduzindo sofrimento humano e custos elevados, publicos e privados.

Na anterior Legislatura, por diversas vezes o CDS-PP questionou o Governo sobre esta
matéria tendo ficado, por diversas vezes, sem resposta.

O Ministério da Saude respondeu, finalmente, em 9 de Mar¢o de 2011, dizendo que “o
pedido da AIM (Autorizagdo de Introducdo no Mercado) para o medicamento Tafamidis
encontra-se actualmente em avaliacéo pelos peritos do CHMP (Comité dos Medicamentos de
Uso Humano) de modo a ser considerada a sua qualidade, seguranca e eficacia”. Mais
acrescentava que “este pedido, submetido em Setembro de 2010, encontra-se a decorrer de
acordo com o calendario legalmente estipulado, ndo se verificando qualquer atraso no
licenciamento deste medicamento”. E concluia: “O Unico tratamento actualmente autorizado
potencialmente curativo da amiloidose por transtirretina (TTR) é a transplantagdo hepatica.”

O CDS-PP tem continuado a acompanhar a evolugdo do assunto ja no decurso desta Xl
Legislatura, quer em contacto com associagdes representativas dos doentes, quer em
apreciacdes no ambito da Comisséo de Saude.

Em resposta (2 de Setembro de 2011) a uma pergunta parlamentar, o Ministério da Saude
confirma que “o medicamento Vyndaquel (anteriormente designado por Tafamidis), sendo
um medicamento 6Orfao, estd obrigatoriamente sujeito ao procedimento de Autorizagéo de
Introducéo no Mercado (AIM)”.

Na mesma informacéo, confirma também a “aprovacao do relatorio de avaliagdo cientifica
ocorrida em 21 de Julho de 2011” e que esta “em inicio o procedimento de adop¢do da
Decisdo da Comissdo Europeia”, sendo “previsivel a adop¢do de uma Decisdo Final em
Setembro de 2011".



Tal como o CDS-PP ja havia apontado na Xl Legislatura, nada impede eventualmente um
procedimento mais expedito de uso, através da chamada Autorizacdo de Utilizacdo Especial
(AUE). Na verdade, nesse mesmo texto do corrente més de Setembro, o Ministério da Saude
informa: “O acesso ao medicamento em momento prévio a concessao da AlM, é efectuado
através de pedido ao INFARMED, I.P., por entidades possuidoras de autorizac¢ao de aquisi¢do
directa de medicamentos com regime de internato, de Autorizacdo de Utilizagao Especial,
ndo se tendo registado, até a presente data, pedidos para medicamentos contendo a
substancia activa Tafamidis.”

Todavia, o Ministério da Saude informou também que, depois de uma Decisdo Final,
prevista até final do passado més de Setembro, haveria que iniciar, ainda, “a fase nacional
do processo que dependera principalmente do processo de atribuicdo de preco e da data de
inicio da comercializagdo por parte do Titular da AIM”. Ou seja, ainda haveria etapas
burocraticas complementares a cumprir.

Ora, o medicamento Vyndaquel/Tafamidis obteve AIM pela Comissdo Europeia em 16 de
Novembro de 2011 e, em cumprimento do Decreto-Lei n°. 195/2006 de 3 de Outubro,
estard em avaliacdo da vantagem terapéutica e vantagem econémica pelo INFARMED I.P.

Tendo a empresa titular de AIM submetido, a 28 de Novembro passado, o pedido de
avaliacdo pelo INFARMED I.P. e considerando que o prazo previsivel de resposta é de 70
dias, o CDS-PP entende ser da maior relevancia que todas as diligéncias sejam tomadas no
sentido de agilizar o processo, por forma a que os doentes de paramiloidose possam,
finalmente, ter acesso ao Unico medicamento que lhes poderé travar o avanc¢o da doenga.

Pelo exposto, a Assembleia da Republica resolve, nos termos do n.° 5 do artigo 166° da
Constituicao da Republica Portuguesa, recomendar ao Governo:

Que, com cardcter de urgéncia, conclua as diligéncias indispensaveis a introducédo urgente
do medicamento Vyndaquel/Tafamidis no Servico Nacional de Saude, seja através da
competente Autorizacdo de Introducdo no Mercado (AIM), seja através de Autorizagdo de
Utilizacdo Especial (AUE) onde as circunstancias o justifiguem, e nomeadamente diligencie
junto da industria para a defini¢cdo de termos de custo para Portugal que levem em conta a
especial incidéncia da doenc¢a no nosso pais.

Palacio de Sao Bento, 20 de Janeiro de 2012.

Os Deputados,



