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Deliberacao n.° 80/CD/2017

Assunto: Programa de acesso precoce a medicamentos (PAP) para uso humano

sem Autorizagao de Introdugdo no Mercado (AIM) em Portugal

O Conselho Diretivo do INFARMED - Autoridade Nacional do Medicamento e dos Produtos

de Saude, I.P., considerando que:

O Estatuto do Medicamento, aprovado e publicado pelo decreto-lei n.© 176/2006, de 30 de
agosto, na sua redacao atual, estabelece que a Autoridade Nacional do Medicamento e
Produtos de Saulde, I. P. (INFARMED, I.P.) pode autorizar a utilizacgdo em Portugal de

medicamentos ndo possuidores de qualquer uma das autorizagdes previstas nesse decreto-lei.

Em 2014 foi aprovado através da Deliberagdo n.° 139/CD/2014, de 6 de novembro, o
Regulamento que define os termos e procedimentos de autorizacdao de Programa para Acesso
Precoce a Medicamentos(PAP).

Um programa de acesso precoce a medicamentos pretende a utilizacdo de medicamentos sem
autorizacdo de introdugdao do mercado (AIM) ou que tendo ja uma AIM, possam ser utilizados
no tratamento de determinadas patologias, desde que seja demonstrada a inexisténcia de
alternativa, sem prejuizo da obrigatoriedade de apresentacdo do respetivo pedido de
autorizacao de utilizacdo excecional a ser requerido pela instituicdo hospitalar do Servigo

Nacional de Salde onde o medicamento vai ser utilizado.

No que se refere aos medicamentos para uso humano sem AIM em Portugal, importa proceder
a clarificacdo e simplificacdo de questdes procedimentais da autorizagdo de um Programa para
Acesso Precoce a Medicamentos, ao abrigo do artigo 92.° do Decreto-Lei n.°© 176/2006, de 30

de agosto, na sua atual redagao.

Por sua vez o artigo 25.2 do Decreto-Lei n.2 97/2015, de 1 de junho na redagao que lhe foi
dada pelo Decreto-Lei n.°© 115/2017, de 7 de setembro, estabelece o principio de que os
medicamentos sujeitos a avaliacao prévia ndo podem ser utilizados pelas entidades tuteladas
pelo membro do Governo responsavel pela area da salde sem que tenha sido celebrado
contrato de avaliacdo prévia, podendo no entanto em casos excecionais, 0s mesmos virem a
ser utilizados ao abrigo da autorizacdo de utilizacdo excecional de medicamentos, nos termos
previstos na alinea c) do n.° 1 do artigo 92.° do Decreto-Lei n.2 176/2006, de 30 de agosto,
na sua atual redacgao.

De acordo com o mesmo artigo 25.9 desde a data de concessao de autorizagdo de introducao
no mercado e durante o prazo legalmente previsto para o procedimento de avaliagdo prévia,

a cedéncia dos medicamentos objeto da autorizagdo de utilizacdo excecional, é efetuada ao



u

REPUBLICA
PORTUGUESA

SAUDE

abrigo de Programa de Acesso Precoce a Medicamentos, nos termos previstos no Regulamento

aprovado pelo conselho diretivo do INFARMED, I.P.

Sendo fundamental a luz da alteragdo que foi dada ao artigo 25.° do Decreto-Lei n.° 97/2015,
de 1 de junho através do Decreto - Lei n.© 115/2017, de 7 de setembro, adaptar a
regulamentacdo das condicGes de acesso a medicamentos que ja detenham autorizagdo de
introducdo no mercado, através de autorizacdo de utilizacdo excecional (AUE), por parte das
entidades hospitalares do Servico Nacional de Saude (SNS), designadamente nos termos
previstos no n.° 13 do artigo 25.° do Decreto-Lei n.2 97/2015, de 1 de junho, ao abrigo do
disposto no n.° 3 do artigo 92.° do decreto-lei n.° 176/2006, de 30 de agosto, na sua redacao
atual, o Conselho Diretivo do INFARMED, I.P., delibera:

1 - E aprovado em anexo a presente Deliberacdo nova versdo do Regulamento que define os
termos e procedimentos de autorizagdo de Programa para Acesso Precoce a Medicamentos,

que substitui a versdo aprovada através da Deliberagdo n.© 139/CD/2014, de 6 de novembro.

2 - A presente deliberacdo é publicada na péagina eletrénica do INFARMED, I.P., e produz
efeitos a partir de 6 de novembro de 2017, sem prejuizo da manutengdo da aplicagdo da versao
integral do Regulamento aprovado pela Deliberagdo n.° 139/CD/2014, de 6 de novembro aos
PAPs autorizados ao abrigo do mesmo.

Lisboa, 24 de outubro de 2017

O Conselho Diretivo

Maria do Céu Machado, Presidente
Rui Santos Ivo, Vice-Presidente

Maria Sofia Oliveira Martins, Vogal
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ANEXO

Regulamento
Programa para Acesso Precoce a Medicamentos

CAPiTULO I
PRINCIPIOS GERAIS

Artigo 1.°
Objeto

1 - O presente regulamento estabelece os procedimentos e as condigdes do programa de
acesso precoce a medicamentos (PAP) para uso humano sem Autorizagdo de Introdugdo no

Mercado (AIM) em Portugal.

2 - O presente regulamento é ainda aplicavel aos medicamentos para uso humano com
Autorizacdo de Introducdo no Mercado (AIM) em Portugal sem decisdo de avaliacdo prévia no

Servigo Nacional de Saude ou para os quais ndo tenha sido solicitada aquela avaliagdo.

Artigo 2.°
ExclusOes

Estdo excluidos do @mbito de aplicacdo do presente regulamento os seguintes medicamentos:

a) Medicamentos experimentais abrangidos pela Lei n.© 21/2014, de 16 de abril, conforme
estipulado no n.2 2 do artigo 92.9 do decreto-lei n.2 176/2006, de 30 agosto, republicado
pelo decreto-lei n.© 128/2013;

b) Medicamentos manipulados;
c) Medicamentos homeopaticos;
d) Medicamentos tradicionais a base de plantas;

e) Medicamentos derivados do plasma humano selecionados ao abrigo dos concursos da
Administracdo Central do Sistema de Saulde, I.P.

Artigo 3.°
Responsabilidades

1 - Além de outras obrigagdes impostas por lei, o requerente de um programa para acesso

precoce deve:

a) Facultar as entidades dos servigos hospitalares envolvidas todos os dados quimico-

farmacéuticos, toxicoldgicos, farmacoldgicos e clinicos relevantes que garantam a relacdo
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beneficio-risco favoravel do medicamento, bem como as condicées de utilizacdo e de

recolha de informagdo aprovadas pelo INFARMED, I.P.;

b) Estabelecer e manter um sistema de seguranga e vigilancia no ambito da autorizagdo para

acesso precoce mediante monitorizacdo efetuada sob responsabilidade médica;

c) Assegurar o cumprimento dos deveres de notificagdo, comunicacdo e de informagao

previstos no presente regulamento;

d) Assegurar que os doentes abrangidos pelo programa de acesso precoce (sempre que
clinicamente justificado) concluem o tratamento conforme as condigcbes aprovadas pelo

INFARMED, I.P. e de acordo com o previsto na presente deliberacao;

2 - O diretor clinico ou entidade equivalente da instituicdo hospitalar onde o medicamento vai
ser dispensado ou administrado, mediante prévia autorizacdo do respetivo érgdo maximo de
gestdo e parecer da comissao de farmacia e terapéutica, deve solicitar ao INFARMED, I.P. um

pedido de autorizacdo de utilizagdo excecional (AUE) para doente especifico assegurando:
a) O cumprimento das condicdes de utilizagdo aprovadas pelo INFARMED, I.P.;

b) A informacdo e esclarecimento ao doente ou ao seu representante;

c) A obtencgd@o do consentimento informado do doente;

d) O cumprimento dos deveres de recolha, registo e notificagdo de reacdes e acontecimentos

adversos;

e) O registo rigoroso de todas as informagdes recolhidas durante a utilizacdo do medicamento.

Artigo 4.°

Informacgao do medicamento

A informacao do medicamento destinada aos profissionais de saude e doentes é redigida em
lingua portuguesa, exceto em situacGes devidamente justificadas e em que seja assegurada a
devida informacdo aos profissionais de salde e aos doentes.

Artigo 5.°

Rotulagem

1 - A rotulagem do acondicionamento secundario €, se possivel, do acondicionamento primario

deve conter, pelo menos, as seguintes indicacGes, preferencialmente em lingua portuguesa:

a) Nome do medicamento, seguido da denominagdo comum, das dosagens e forma

farmacéutica;
b) Modo e, se necessario, a via de administracdo;
c) Prazo de validade/prazo de reanalise ou de utilizagdo, incluindo més e ano;

d) Precaugdes particulares de conservacao, quando for caso disso;
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e) Nome ou firma e domicilio ou sede do detentor dos direitos do medicamento;
f) Numero do lote de fabrico.

2 - O medicamento é acompanhado de um documento em lingua portuguesa, com os
elementos previstos no numero anterior, caso ndo seja possivel a apresentacdo de rotulagem

em lingua portuguesa.

Artigo 6.°

Conteldo da Autorizacgao

A autorizagdo para programa para acesso precoce a medicamento concedida ao abrigo do

presente regulamento é comunicada ao requerente e dela devem constar:
a) Identificacdo do titular que detém autorizagdo para programa de acesso precoce;

b) Identificacdo do medicamento, incluindo nome, composicao qualitativa e quantitativa em

substéancia ativa e forma farmacéutica;
c) Indicagdo do numero maximo de doentes a tratar;
d) Previsdao da quantidade de medicamento a utilizar;

e) Informagdo do medicamento, condigdes de utilizagdo e de recolha de informagao, tal como
aprovados pelo INFARMED, I.P;

f) Condigdes de fornecimento;

g) Prazo do Programa de Acesso Precoce.

Artigo 7.°

CondigOes gerais de fornecimento

Os medicamentos autorizados em programa para acesso precoce sao em regra cedidos a
entidade hospitalar pelo titular dos direitos de um medicamento isentos de encargos para o
SNS, sem prejuizo do disposto no n.° 3 do artigo 11.9.

CAPITULO II
MEDICAMENTOS PARA USO HUMANO SEM AUTORIZACAO DE INTRODUGCAO NO
MERCADO (AIM) EM PORTUGAL

Artigo 8.°
Ambito da Autorizacido

1 - A autorizagdo de programa para a utilizagdo precoce do medicamento fica condicionada a
verificacdo de que o medicamento, sem AIM em Portugal, tenha a sua eficacia e seguranca de

emprego demonstradas com base em resultados de ensaios clinicos precedentes,
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nomeadamente os realizados com vista a um pedido de AIM e desde que se possa presumir

um beneficio-risco favoravel na utilizagdo do medicamento.

2 - Os medicamentos incluidos no ambito do programa para a utilizacdo precoce do

medicamento destinam-se apenas a utilizagdo em ambiente hospitalar.

Artigo 9.°
Requerimento

1 - A utilizacdo de medicamentos destinados ao tratamento, prevencdo e diagnostico de
doencas raras ou graves ou extremamente debilitantes e que sejam imprescindiveis por ndo
existirem alternativas terapéuticas satisfatérias autorizadas e a incluir em programa de
utilizagao deve ser requerida ao Conselho Diretivo do INFARMED pelo titular dos direitos sobre
o medicamento estabelecidos num Estado membro do Espago Econémico Europeu (EEE).

2 - O requerimento deve ser dirigido ao Presidente do Conselho Diretivo do INFARMED, I.P. e

dele devem constar:

i. Nome ou firma e domicilio ou sede do requerente;

ii.  Numero de identificacdo atribuido pelo Registo Nacional de Pessoas Coletivas ou nimero
fiscal de contribuinte, caso o requerente tenha a sua sede, domicilio ou estabelecimento
principal em Portugal;

iii. Nome proposto para o medicamento, no caso de existir, INN, ou codigo identificador;

iv. Forma farmacéutica e composicdo quantitativa e qualitativa de todos os componentes
do medicamento, designadamente substancias ativas e excipientes, acompanhada, no
caso de existir, da denominagdao comum, ou, na sua falta, da mengao da denominacao
quimica;

v. Indicagdo dos Estados membros em que tenha sido apresentado pedido de AIM para o
medicamento em questdo, se aplicavel;

vi. Caso o pedido de AIM ndo tenha sido ainda submetido, devera ser indicada a data
previsivel de submissdo do pedido de AIM;

vii. Informacdo relativa ao estatuto regulamentar do medicamento, incluindo a utilizagao a
titulo excecional e precoce do medicamento noutros Estados-membros da Unido
Europeia;

viii.  NUmero maximo de doentes elegiveis para tratamento com o medicamento e devida

justificagao.
3 - O requerimento é acompanhado dos seguintes elementos e documentos:

a) Dossié de medicamento ou dossié de pedido de AIM, caso ainda ndo tenha sido apresentado
ao INFARMED, I.P. ou a Agéncia Europeia do Medicamento (EMA);

b) Caso o medicamento ndo seja fabricado em Portugal, autorizacdo de fabrico do

medicamento por parte do fabricante, no respetivo pais ou certificado de Boas Praticas de

FERreGhsa O 3N ) Infarmed
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Fabrico emitidas por Estado Membro da Unido Europeia ou com acordo de reconhecimento
mutuo (MRA);

c) Se aplicavel, copia de designacdo 6rfa, de acordo com o Regulamento (CE) n.° 141/2000,
do Parlamento Europeu e do Conselho, de 16 de dezembro de 1999;

d) Informacdo do medicamento para os profissionais de saude ou, se disponivel, o resumo das

caracteristicas do medicamento;
e) Informacdo do medicamento para os doentes ou, se disponivel, folheto informativo;

f) Se aplicavel, copia dos aconselhamentos cientificos que tenham sido prestados pelo
INFARMED, I.P., pela EMA ou por outra autoridade competente de um Estado membro do
EEE;

g) CondicGes de utilizacdo terapéutica e condicdes de recolha de informacdo e que deverdo

incluir, pelo menos, os seguintes elementos:

1) Ambito do pedido:
- Objetivo e fundamentacdo da utilizagdo do medicamento no a@mbito da autorizacdo para
acesso precoce;
- IndicagOes terapéuticas;
- Populagdo-alvo, incluindo os critérios de exclusao e inclusdo;
- Quantidade do medicamento a utilizar, incluindo a dose diaria;
- Numero previsto de doentes a tratar e devida justificacdo.
2) Resumo da seguranca e eficacia do medicamento;
3) Os procedimentos de recolha de informagdo, nomeadamente em matéria de:
- Quantidades utilizadas do medicamento;
- Efetividade do medicamento.
4) Medidas de minimizagao de risco;
5) Cuidados em populacdes especiais;
6) Precaugdes com a administracdao concomitante com outros medicamentos e restrigcoes;
7) Condigdes para a utilizagdo do medicamento, nomeadamente quanto ao seu

manuseamento, dispensa e destruicdo.

h) Consentimento informado em termos idénticos aos estabelecidos na Lei n.© 21/2014, de 16
abril, com as necessarias adaptacdes e devidamente aprovado pela Comissdo de Etica
Competente.

4 - O INFARMED, I.P. pode solicitar informacado adicional relativa a eficacia, seguranca e fabrico
do medicamento.

5 - O INFARMED, I.P. tem um prazo de 5 dias para aprovar o Programa de Acesso Precoce ou

solicitar esclarecimentos aos requerentes.

6 - Os requerentes devem responder no prazo de 5 dias, sendo que o INFARMED, I.P. tem um

prazo de 5 dias para proceder a decisdo apds rececdo das referidas respostas.
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CAPITULO III
MEDICAMENTOS COM AIM SEM DECISAO DE AVALIAGAO PREVIA

Artigo 10.°
Ambito
1 - O presente capitulo estabelece os termos e condicbes em que podem ser utilizados

medicamentos com AIM ou com nova indicacdo terapéutica, mas sem decisdo de avaliagcdo

prévia no SNS, ao abrigo do Programa de Acesso Precoce para Medicamentos (PAP).

2 - De acordo com o disposto no n.® 13 do artigo 25.° do Decreto-Lei n.© 97/2015, de 1 de
junho, na redacdo que lhe foi dada pelo Decreto-Lei n.°© 115/2017, de 7 de setembro, desde a
data de concessdo de autorizagdo de introdugdo no mercado e durante o prazo legalmente
previsto para o procedimento de avaliacdo prévia, a cedéncia dos medicamentos objeto da
autorizacdo de utilizacdo excecional é efetuada ao abrigo de Programa de Acesso Precoce a
Medicamentos.

3 - O disposto no numero anterior ndo abrange os medicamentos que até a data de entrada
em vigor do Decreto-Lei n.0 115/2017, de 7 de setembro, tenham submetido pedido de

avaliagdo prévia.

Artigo 11.°
CondigOes

1 - Nos termos previstos no n.° 13 do artigo 25.° do Decreto-lei n.© 97/2915, de 1 de junho
com as alteragOes introduzidas pelo Decreto-Lei n.2 115/2017, de 7 de setembro, as condigdes
de fornecimento previstas no artigo 7.0 sdo aplicaveis ao periodo que decorre desde a data de
concessao de autorizacdo de introducao no mercado e durante o prazo legalmente previsto
para o procedimento de avaliagdo prévia, de acordo com disposto no artigo 11.° da Portaria
n.%2 195-A/2015, de 30 de junho de 2015, na redacao que lhe foi conferida pela Portaria n.°
270/2017, de 12 de setembro.

2 - Sem prejuizo do disposto no nimero anterior, o prazo de isengdo de encargos com a
aquisicdo do medicamento pela entidade hospitalar ndo pode ultrapassar o limite maximo de
105 e 210 dias de calendario, respetivamente, para os casos previstos nas alineas b) e c) do
n.° 1 do artigo 11.° da Portaria n.°® 195-A/2015, de 30 de junho de 2015, na redacdo que lhe
foi conferida pela Portaria n.© 270/2017, de 12 de setembro.

3 - O decurso dos prazos previstos no nimero anterior determina automaticamente o fim da
isencdo de encargos com a aquisicdo do medicamento pela entidade hospitalar,
independentemente da obrigacdo de manutencdo do PAP até a conclusao do procedimento de
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avaliacdo prévia, sendo as condicdes de aquisicdo e fornecimento acordadas entre o
INFARMED, I.P. e os requerentes.

Artigo 12.°

Requerimento

1 - O requerimento para o Programa de Acesso Precoce é apresentado pelo titular de
autorizacao de introducdao no mercado dirigido ao Presidente do Conselho Diretivo do
INFARMED, I.P., do qual deve constar:

i. Nome ou firma e domicilio ou sede do requerente;

ii.  Numero de identificacdo atribuido pelo Registo Nacional de Pessoas Coletivas ou nimero
fiscal de contribuinte, caso o requerente tenha a sua sede, domicilio ou estabelecimento
principal em Portugal;

iii. Nome do medicamento;

iv.  Numero de registo do medicamento;

v. Fundamento da utilizacdo do medicamento no ambito do programa de acesso precoce;
vi. Populagdo-alvo;
vii.  Numero maximo de doentes a tratar e devida justificacdo;

viii.  Prazo do programa de acesso precoce.

2 - O INFARMED, I.P., tem um prazo de 5 dias para aprovar o Programa de Acesso Precoce ou
solicitar esclarecimentos aos requerentes.

3 - Os requerentes devem responder no prazo de 5 dias, sendo que o INFARMED, I.P., tem

um prazo de 5 dias para proceder a decisdo apds rececdo da referida resposta.

4 - Em caso de comprovada urgéncia por risco eminente de vida, fundamentada pela entidade

hospitalar, os prazos previstos no nimero 2 e 3 do presente artigo sdo reduzidos para 24
horas.

CAPITULO IV
DISPOSICOES FINAIS

Artigo 13.°

Vigéncia da Autorizacao

A vigéncia da autorizagdo para programa de acesso precoce a medicamento concedida ao
abrigo do presente regulamento caduca:

a) Para os medicamentos sem AIM, no prazo de 6 meses ou caso o numero de doentes
incluidos seja alcangado;
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b) Para os medicamentos com AIM, decorridos os prazos para o procedimento de avaliagao
prévia previstos no artigo 11.° da Portaria n.° 195-A/2015, de 30 de junho de 2015, na
redacao que Ihe foi conferida pela Portaria n.© 270/2017, de 12 de setembro;

c) Caso seja proposto pelo requerente prazo de maior duragdo, no final do prazo proposto e
autorizado pelo INFARMED;

d) Caso o numero maximo de doentes previsto no instrumento de autorizacdo de programa

de acesso precoce a medicamento seja atingido;

e) Para os medicamentos cuja autorizacao do programa de acesso precoce seja concedida ao
abrigo do capitulo III quando haja decisdo final de financiamento no ambito do Decreto-Lei
n.% 97/2015, de 1 de junho, com as alteragdes introduzidas pelo Decreto-Lei n.© 115/2017,
de 7 de setembro.

Artigo 14.°

Comunicagdo a SPMS

O INFARMED comunica a SPMS - Servigos Partilhados do Ministério da Saude, E.P.E, as
condigbes gerais de fornecimento de cada medicamento previstas no presente Regulamento,
de modo a que as mesmas nao relevem para efeitos de ponderagdo do custo médio para
efeitos dos procedimentos de contratagao publica promovidos pela SPMS.

Artigo 15.°

Farmacovigilancia

1 - Aos medicamentos autorizados no ambito deste regulamento aplicam-se as regras e
responsabilidades definidas na alinea a) do n.° 4 e n.° 6 do artigo 170.9, artigos 171.0e 172.0

do decreto-lei n.° 176/2006, de 30 de agosto, na redacao atual.

2 - O INFARMED, I.P. deve suspender por um prazo de 90 dias, ou revogar a autorizagdo para
acesso precoce a medicamento, sempre que o medicamento seja suscetivel de apresentar risco
para a saude publica, nomeadamente na emergéncia de novos dados ou da interpretacdo dos
mesmos, na sequéncia da avaliacdo de dados de farmacovigilancia, ou quando esteja

desconforme com as condigdes da respetiva autorizagao

Artigo 16.°
Dever de Transparéncia
O INFARMED deve publicitar mensalmente no seu sitio na internet os dados referentes aos
Programas de acesso precoce aprovados com referéncia ao medicamento, populacdo alvo e

numero de doentes incluidos.
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Artigo 17.°
Revisdo

A avaliacdo da aplicacao do presente regulamento é efetuada no final do primeiro ano da sua
vigéncia

Artigo 18.°

Entrada em vigor
O presente regulamento é publicado na pagina eletrénica do INFARMED, I.P., e produz efeitos
a partir de 6 de novembro de 2017, sem prejuizo da manutencdo da aplicacdo da versao

integral do Regulamento aprovado pela Deliberagdo n.° 139/CD/2014, de 6 de novembro aos
PAPs autorizados ao abrigo do mesmo.



