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USO OFF-LABEL DE MEDICAMENTOS

Utilizacdo intencional de um medicamento para fins terapéuticos em condi-
¢des ndo conformes com os termos da respetiva autorizacdo de introdugdo
no mercado, designadamente, no que diz respeito a indicagcao terapéutica,
idade do doente, dose administrada, posologia, via de administragdo ou
forma farmacéutica.

Trata-se de uma prética relativamente frequente, justificada por valores be-
neficentes, visando proporcionar a doentes especificos o tratamento mais
apropriado a sua situacao clinica, a luz da melhor evidéncia cientifica dispo-
nivel.

Sao identificadas trés situacdes de uso off-labe/de medicamentos,
que diferem entre si quanto a evidéncia clinica disponivel, configurando, por
conseguinte, niveis de risco distintos, com contornos éticos também distin-
tos, ditados por diferentes graus de (in)certeza. Tal diversidade justifica a
adocgdo de abordagens e procedimentos diferenciados, de exigéncia ética
proporcional ao seu crescente grau de incerteza e risco.

1. Uso off-label consolidado e padronizado

Sustentado por evidéncia cientifica e plenamente instituido na prética clinica,
em condi¢des padronizadas e muitas vezes integrando guidelines. Reco-
menda-se a aprovagao institucional dos protocolos terapéuticos, apds avali-
agao técnico-cientifica pelas Comissées de Farmécia e Terapéutica (CFT) e
apreciagao ética pelas Comissdes de Etica (CE), com reavaliagdes periddicas,
e um procedimento simplificado de consentimento informado.

2. Uso off-label pontual ou emergente

Um medicamento disponivel no mercado hé varios anos é pontualmente
usado off-label, podendo, por vezes, configurar um uso novo, designada-
mente envolvendo uma nova indicacdo terapéutica ou novas condigdes de
utilizagdo ndo aprovadas, em contextos de evidéncia cientifica limitada.

3. Uso off-label de medicamentos inovadores

Um medicamento inovador é usado off-labe/ em contextos de escassez de
dados sobre a seguranca e a efetividade nas condi¢cdes concretas desse
uso. A avaliagcdo prévia pelas CFT e CE deve ser realizada caso a caso. Além
da avaliagdo farmacoterapéutica deve ser também efetuada uma avaliagdo
econdmica. O consentimento informado deve ser sempre dado por escrito.

O Parecer recomenda ainda a harmonizagdo nacional de procedimentos;
um papel mais ativo da Comissdo Nacional de Farmécia e Terapéutica
(CNFT) e das Ordens Profissionais, visando a produgdo de evidéncia de
sustentacdo da seguranca e efetividade dos medicamentos; a partilha da
experiéncia clinica entre os profissionais; o desencorajamento de estraté-
gias comerciais de segmentacdo do mercado; a criacdo de uma plata-
forma eletrénica dedicada ao uso off-label.

Na sequéncia do Parecer n.° 123/CNECV/2023 e de outros de- i
senvolvimentos relevantes, bem como do didlogo com as Comissdes de
Farmaécia e Terapéutica (CFT) locais, a Comissdo Nacional de Farmécia e
Terapéutica (CNFT), comissdo técnica especializada do INFARMED, I.P.,
elaborou e publicou a Orientacao n.°” 19, de marco de 2025, relativa
ao uso de medicamentos em regime off-/abel. Esta orientacédo caracte-
riza detalhadamente a realidade nacional e institucional, definindo crité-
rios e estabelecendo condi¢bes para o circuito do medicamento em con-
texto off-label.

A Orientagdo determina que o uso off-label/ de medicamentos seja res-
trito e que depende da verificagdo cumulativa dos trés seguintes requi-
sitos:

e inexisténcia de um medicamento (substancia ativa) com indicagao
aprovada para a situacdo clinica do doente, ou o préprio uso off-label
tem uma relacdo beneficio-risco favoravel em comparacédo com as al-
ternativas disponiveis;

e 0 uso off-label assenta em evidéncia cientifica de que sdo esperados
resultados terapéuticos com uma relagdo beneficio-risco favoravel
para o doente com a utilizagdo de medicamentos neste regime;

e garantia de que é levada a cabo uma adequada monitorizagdo do
doente.



