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Analise ao periodo de 2010 a 2016

A realidade da hemofilia
em Portugal

Os distiurbios hemorragicos incluem
uma variedade de doengas nas quais
se integram as hemofilias e a doenca de
Von Willebrand (DVW)™. As hemofilias
sdo normalmente doencas genéricas here-
ditarias, em que os fatores de coagulacdo
do sangue estdo diminuidos ou ausentes.
Além do risco de hemorragias externas,
a maior causa das complicacOes desta
doenca decorre das hemorragias internas,
principalmente nas articulagdes, muscu-
los e cérebro.

As hemofilias mais frequentes sdo a he-
mofilia A e a hemofilia B, que resultam de
um défice de fator VIII e fator IX, respeti-
vamente. A hemofilia A é mais frequente
que a hemofilia B, correspondendo a 80-
85% do total da populacao hemofilica.

Existem outros tipos de hemofilias cau-
sadas por mutacOes genéticas, e é possi-
vel ainda adquirir hemofilia em resultado
de outras situa¢des, como cancros e doen-
¢as autoimunes.

As hemofilias sdo consideradas doen-
cas raras, isto é, doencas com uma pre-
valéncia inferior a 50 doentes em cada
100 mil habitantes. Em Portugal, de
acordo com a Associacdo Portuguesa
de Hemofilia, existiam cerca de 770
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doentes com hemofilias em 2015 e outras
Coagulopatias Congénitas'.

Os custos dos fatores de coagulagdo re-
presentam a maior parte dos custos do tra-
tamento da hemofilia ! ', Estes fatores
tém um custo elevado pelo que, apesar do
numero reduzido de doentes, estes medi-
camentos estdo entre as dreas terapéuticas
com maior despesa a nivel hospitalar.

Estes doentes sdo normalmente tratados

Evolucao da utilizacao dos fatores de coagulacao...
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com o fator corresponde ao que esta de-
ficitario no seu organismo. Quando de-
senvolvem inibidores que diminuem a
eficacia do tratamento, é necessario trata
los com doses elevadas destes fatores ou
utilizar fatores com atividade de bypass'.
A utilizagdo em Portugal dos fatores de
coagulacdo aumentou entre 2010 e 2016,
nao obstante uma uma ligeira diminuigcdo
em 2012 e 2013 (Figura 1). Os fatores de
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! Os fatores com atividade de bypass ndo sdo usados exclusivamente nas hemofilias congénitas, podendo ser utilizados nas hemofilias adquiridas e para reverter
hemorragias em doentes tratados com anticoagulantes, sendo esta utilizagdo por vezes off-label #7118,



coagulacdo para o tratamento da hemo-
filia A correspondem a cerca de 2/3 da
utilizacdo total, o que se devera ao facto
de esta ser a hemofilia com maior preva-
léncia. A utilizacdo de fatores com ati-
vidade de bypass tem vindo a aumentar
ligeiramente.

Nos fatores para a hemofilia A, hd uma
maior proporcao de utilizagdo, em unida-
des, de fatores recombinantes do que do
fator VIII humano. Pelo contrario, na he-
mofilia B parece existir uma maior uti-
lizacao de fatores derivados do sangue
humano, apesar de os recombinantes te-
rem vindo a ganhar expressao (Figura 2).

A despesa neste periodo tem ultrapas-
sado os 30 milhdes de euros anuais. Tal
como na utilizacdo, houve uma diminui-
¢do da despesa em 2013 e 2014, com um
aumento em 2016 para valores semelhan-
tes aos registados em 2010 e 2011 — cerca
de 34 milhdes de euros (Figura 3). O au-
mento da despesa em 2016 foi menor que
o aumento da utilizacdo no mesmo perio-
do, indicando que os custos unitarios di-
minuiram ligeiramente.

O fator VII ativado recombinante
(eptacog alfa) tem um peso elevado na
despesa com fatores com atividade de
bypass (Figura 4), apesar de ter uma ex-
pressdo residual no nimero de unidades
utilizadas.
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O paradigma do tratamento da hemofilia
tem vindo a mudar desde o final da déca-
da de 90, principalmente nos novos casos
diagnosticados em doentes com formas
mais severas da doencal™. O tratamento
profilatico, em que os fatores de coagu-
lacdo sdo administrados regularmente ao
doente, tem ganhado maior aceitagdo em
substituicdo do tratamento on demand, em
que os fatores sdo administrados apenas
em situagcdes que podem levar a hemor-
ragias, como, por exemplo, cirurgias, ou
quando é detetada uma hemorragia.

Evolucdo da despesa dos fatores de coagulacao...

40 M€

34,5 M€
34,2 M€ 33,6 M€

30 M€

20 M€

10 Me

2010 2011 2012
Atividade Bypass

Figura 3

31,2 M€

0me I I I I I I I

Outras Hemofilias

Hoje em dia utilizam-se fatores deriva-
dos do sangue humano, estando também
disponiveis varios fatores recombinan-
tes, obtidos através de processos bio-
tecnol6gicos, o que permite alterar a
sua farmacocinética, aumentando. Por
exemplo, o tempo de semivida e permi-
tindo maiores intervalos de tempo entre
administragoes.

E expectavel que, em breve, entrem no
mercado portugués novos fatores de coa-
gulacdo recombinantes com maior tempo
de semivida.
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Notas Metodolégicas

Dados reportados pelos hospitais do Servigo Nacional de Satide, obtidos a partir da base de dados do CHNM (Cddigo Hospitalar Nacional do Medicamento) no periodo entre 2010 e 2016. Foram selecionados os medica-
mentos da CFT 4.4.2 Hemostaticos e agrupados por (i) fatores de coagulagao para a hemofilia A, (ii) fatores de coagulagdo para a hemofilia B, (iii) fatores de coagulagdo para outras hemofilias e (iv) fatores de coagulagao
com atividade de bypass. Excluiram-se a fitomenadiona e o fibrinogénio.
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