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ENT.: 13106/2019 31/10/2019

PROC. N°: 11/2019
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Assunto: Pergunta n.° 2921/Xl11i/4.? de 25 de outubro de 2019 do Bloco de Esquerda
(BE) - Acesso a medicamentos por parte de doentes com paramiloidose

Relativamente ao assunto em epigrafe, consultado o INFARMED - Autoridade Nacional do
Medicamento e Produtos de Salde, I.P., encarrega-me a Senhora Ministra da Salde de
informar o seguinte:

A 06.07.2018 foi aprovada a Autorizacdo de Introducao no Mercado (AIM) do medicamento
Tegsedi (inotersen), indicado para o tratamento de polineuropatia de fase 1 ou 2 em adultos
com amiloidose hereditaria por transtirretina (ATTRh), cujo Titular de AIM é a empresa Akcea
Therapeutics UK Ltd.

0 medicamento Tegsedi (inotersen) foi submetido para avaliagdo no Infarmed a 08/02/2019
e, de um total de 188 dias (teis de avaliacdo, 81 dias foi o tempo “utilizado” pela empresa
para resposta aos pedidos solicitados pelo Infarmed, encontrando-se o processo em fase de
avaliacdo do estudo econémico submetido pela empresa no dia 07/11/2019.

A 27.08.2018 foi aprovada a AIM do medicamento Onpattro (patisiran), indicado para o
tratamento de amiloidose hereditaria mediada por transtirretina (amiloidose ATTRh) em
doentes adultos com polineuropatia de estadio 1 ou estadio 2, cujo titular de AIM é a Alnylam
Netherlands B.V.. '

0 medicamento Onpattro (patisiran) foi submetido para avaliagdo no Infarmed a 09/10/2018
e, de um total de 273 dias Uteis de avaliacdo, 143 dias foi o tempo “utilizado” pela empresa
para resposta aos pedidos solicitados pelo Infarmed, encontrando-se o processo em fase de
conclusdo da avaliagdo econdmica, seguindo-se a fase final de negociagio.
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De acordo com a legislacdo em vigor, os medicamentos que ja obtiveram autorizacdo de
introdugéo no mercado {incluindo novas indicacoes terapéuticas) sé6 devem ser utilizados pelos
hospitais do SNS apos conclusao positiva do respetivo processo de avaliacéo prévia hospitalar.
Contudo, sempre que se verifique a auséncia de alternativa terapéutica em que o doente
corra risco imediato de vida ou de sofrer complica¢des graves, os hospitais do Servico Nacional
de Salde podem requerer ao Infarmed autorizacao para utilizacdo do medicamento, antes da
finalizacdo do processo de avaliagao, no ambito de um Programa de Acesso Precoce (PAP).

Ambos os medicamentos estdo disponiveis em Portugal através de Programas de Acesso
Precoce e mediante a concessdo de Autorizagao de Utilizacao Excecional pedida pelo Centro
Hospitalar que segue o doente.

A 08/02/2019 foi aprovado o PAP de Tegsedi para tratamento de 20 doentes. Este PAP
encontra-se ativo e nao tem custos para o SNS até 25/07/2020. Até a data informamos que
foram recebidos e aprovados no Infarmed, é pedidos para tratamento com este medicamento.
O CHP - Hospital Geral de Santo Anténio (Porto) efetuou 5 destes pedidos e o CHLN - Hospital
de Santa Maria (Lisboa) efetuou 1 pedido.

Na mesma data foi aprovado o PAP do Onpattro, para tratamento de 50 doentes. Este PAP
encontra-se ativo e nao tem custos para o SNS até 13/01/2020. Até a data informamos que
foram recebidos e aprovados no Infarmed, 14 pedidos para tratamento com este
medicamento. O CHP - Hospital Geral de Santo Antdnio (Porto) efetuou 12 destes pedidos e o
CHLN - Hospital de Santa Maria (Lisboa) efetuou 2 pedidos.

Mais informamos que neste momento nao se encontra nenhum pedido a aguardar avaliacao
pelo Infarmed e que todos os que foram submetidos foram aprovados.

A data atual, os medicamentos encontram-se em avaliacio pela Comissdo de Avaliacio de
Tecnologias de Salde (CATS) do INFARMED, I.P.. Por este motivo, até que se encontre
concluida a avaliagdo farmacoterapéutica e farmacoecondémica dos mesmos, ndo nos é
possivel concluir acerca do beneficio adicional e da relagdo custo-efectividade face as
alternativas terapéuticas disponiveis na pratica clinica atual.

Enquanto os medicamentos estdo a ser avaliados o acesso é concedido no dmbito de um
programa de acesso precoce para situagoes especificas em que o doente corre risco imediato
de vida ou de complicacées graves, e auséncia de alternativa terapéutica.

No que diz respeito ao Programa de Acesso Precoce para os medicamentos Onpattro e Tegsedi,
informamos que os mesmos foram avaliados pelos peritos da Comissdo de Avaliacdo -de
Tecnologias de Saude, tendo sido deferidos, em conformidade com o atual enquadramento
regulamentar.
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Os peritos clinicos da Comissdo de Avaliacdo de tecnologias de Saude consideraram que existe
fundamento para a necessidade de um Programa de Acesso Precoce nos doentes com
amiloidose transtirretina hereditaria (ATTRh) com sintomas de polineuropatia em estadio 2.

Da parte do INFARMED estdao implementados todos os procedimentos necessarios para garantir
0 acesso a quem necessita do medicamento. Foram aprovados 2 programas de acesso precoce
com gratuitidade e as AUEs solicitadas tém sido tramitadas e autorizadas, por estarem
conforme os critérios de inclusdo no PAP.

Com os melhores cumprimentos,

A Chefe do Gabinete

& feder

(Eva Falcdo)
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