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e Produtos de Satide I.P.

Assunto: Acesso

Infarmed garante tratamento a utentes com doencas raras

Quase 200 utentes tratados com AUE

O Infarmed estd a garantir o acesso ao tratamento dos portadores de doencas raras. No primeiro
semestre de 2016, os tratamentos nos hospitais implicaram um investimento de 39,3 milhdes de
euros. Além dos medicamentos ja aprovados e financiados pelo SNS, este valor engloba as
autorizagoes de utilizacdo excecional (AUE). Este ano, o Infarmed ja autorizou 182 tratamentos com
medicamentos 6rfaos através de AUE. O volume corresponde a 15% do total de tratamentos com

AUE até agosto, abrangendo 21 substancias distintas.

As doengas oncolégicas dominam os pedidos de AUE dos hospitais, no que diz respeito aos
medicamentos 6rfdos, mas ha ainda solicitagGes na area das doengas metabdlicas, oftalmologia ou

doenga neuromuscular.

O recurso as AUE justifica-se nos casos em que estdo a decorrer processos negociais com as
empresas titulares destes medicamentos, mas também naqueles em que é necessdrio recorrer a

importacdo porque a empresa nao solicitou o financiamento para o medicamento em Portugal.

Dois dos medicamentos com mais pedidos destinam-se ao tratamento da fibrose pulmonar
idiopatica (nintedanib e pirfenidona), com cerca de 30 tratamentos aprovados, seguidos de um

medicamento para tratar linfomas raros — brentuximab vedotina.

Para o tratamento da Distrofia Muscular de Duchenne, uma patologia para a qual foi aprovado um
medicamento 6rfao em 2014 (atalureno), foram concedidas ja cinco AUE, embora o tratamento
tenha uma autorizagdo de introdu¢do no mercado (AIM) condicional. Esta autoriza¢do condicional
foi atribuida pela Agéncia Europeia do Medicamento por ainda ndo haver dados suficientemente

robustos de eficacia.
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O INFARMED - Autoridade Nacional do Medicamento e Produtos de saude, I.P. sob a tutela do Ministério da Saude, é a autoridade reguladora nacional que avalia, autoriza, regula e
controla os medicamentos de uso humano, bem como os produtos de satde, designadamente os dispositivos médicos e os produtos cosméticos e de higiene corporal.
A sua principal miss@o é garantir a qualidade, a seguranga e a eficdcia dos medicamentos e dos produtos de sadde, prevenindo os riscos decorrentes da sua utilizagéo, assegurando os

mais elevados padrées de saude publica e a defesa dos interesses do consumidor.
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