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e acordo com a Agéncia Europeia

de Medicamentos (EMA), estima-
se que existam entre cinco mil e oito mil
doencas raras, afetando entre 6 a 8 por
cento da populacdo da Unido Europeia
(EU), ou seja, entre 27 a 36 milhdes de
pessoas.!

O investimento necessario a investi-
gacdo de medicamentos para tratar estas
doencas pode ser desproporcionado em
relagdo ao retorno esperado do ponto de
vista econémico, por ser destinado a um
ntmero restrito de doentes.

Assim, para promover a investiga-
¢do e desenvolvimento de novos medi-
camentos, a Unido Europeia aprovou o
Regulamento (CE) n.° 141/2000 relati-
vo a medicamentos 6rfaos.

Segundo o artigo 3.° deste regulamen-
to, um medicamento 6rfao é aquele que

se destina ao diagndstico, prevencdo ou
tratamento de uma patologia que ponha
a vida em perigo, seja cronicamente de-
bilitante e que afete até cinco em cada 10
mil pessoas, ou uma patologia que po-
nha a vida em perigo, seja gravemente
debilitante ou seja grave e cronica, sen-
do pouco provavel que, sem incentivos,
a comercializacdo desse medicamento
possa gerar receitas que justifiquem o
investimento necessario. Em ambos os
casos é necessario que ndo exista ja um
método satisfatorio de diagnostico, pre-
vengdo ou tratamento autorizado na UE,
ou, caso exista, que o medicamento em
questdo ofereca um beneficio significati-
vo aqueles que sofram dessa patologia.
O Regulamento (CE) n.° 141/2000
veio criar incentivos a investigacdo
e desenvolvimento de medicamentos

orfaos, assim como a sua introducao no
mercado, contribuindo de forma signi-
ficativa para o aumento da investigacdo
na éarea das doengas raras.

O ndmero de medicamentos com a
designacdo de medicamento 6rfao tem
vindo a aumentar desde 2002. De acor-
do com a EMA, em 2014 obtiveram esta
designacdo 14 medicamentos?.

Em Portugal a utilizacdo dos medica-
mentos 6rfaos é efetuada essencialmen-
te em meio hospitalar, motivo pelo qual
se considerou importante apresentar
uma analise da evolucdo de consumos
destes medicamentos nos hospitais do
Servico Nacional de Satide (SNS) entre
2007 e 2014.

Com base nos dados reportados pe-
los hospitais, (grafico 1) observa-se que
a despesa dos hospitais do SNS com
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medicamentos 6rfdos tem apresentado
um aumento ao longo dos ultimos anos,
tendo apenas decrescido de 2011 para
2012 devido a perda da designacao de
orfao pelo Imatinib (em abril de 2012).
Entre 2007 e 2014 o aumento da despe-
sa com medicamentos 6rfaos foi de 94
por cento, tendo atingido em 2014 o va-
lor de 74,9M euros, representando cerca
de 7,8 por cento dos encargos hospitala-
res com medicamentos nesse ano.

A andlise dos medicamentos 6rfaos
por indicagdo terapéutica (grafico 2) re-
flete que a area terapéutica com maior
peso nos encargos de 2014 foi a onco-
légica, com um peso de 38 por cento,
sendo seguida pela polineuropatia ami-
loidética (DCI Tafamidis) com 24 por

cento e as doengas lisossomais com 20
por cento. A despesa relativa a hiper-
tensdo pulmonar foi de 7 por cento,
tendo diminuido relativamente a 2013,
devido a perda da designacdao de or-
fdo pelo medicamento Bosentano, em
abril de 2014. As “outras patologias”
incluem 27 medicamentos, correspon-
dendo a 11 por cento dos encargos com
medicamentos 6rfaos.

Analisando o gréfico 3, a érea tera-
péutica com maior peso na despesa foi
sempre a oncologica, tendo havido um
decréscimo de 2011 para 2012, como ja
tinha sido referido, devido a perda de
designacdo de 6rfao pelo Imatinib. O
Imatinib foi o medicamento com maior
peso na despesa com medicamentos

orfaos até 2011, representando o consu-
mo deste medicamento cerca de 2 por
cento face ao consumo total de medica-
mentos em meio hospitalar.

A segunda drea com maiores encar-
gos corresponde a das doencas lisos-
somais (dentro desta area, as DCI mais
representativas sdo a Galsulfase e a
Alglucosidase a), tendo sido esta ul-
tima ultrapassada pela Polineuropatia
Amiloidética (DCI Tafamidis) em
2014.

Desta breve andlise conclui-se que
existe um incremento da despesa com
medicamentos 6rfaos devido a aprova-
¢do de medicamentos com a designacdo
de o6rfdos e ao aumento da sua acessibi-
lidade nos hospitais do SNS.
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Fonte de dados: CHN

! Medicines for rare diseases. Disponivel em: http://www.ema.europa.eu
2 European public assessment reports — Orphan Medicines. Disponivel em: Disponivel em: http://www.ema.europa.eu





