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Prog

rama Nacional de Doencas Raras
em desenvolvimento

“K preciso usar os medicamentos 6rfos de forma racional e ter evidéncia de que o seu uso poder4 ser benéfico para os doentes”, afirmou a Ministra
da Sadde. As declaragtes surgem em reacgo as dentincias de problemas sentidos por portadores de doengas raras no acesso a medicamentos Grfdos,
designadamente no Hospital de S@o Jodo, no Porto, e no Hospital dos Capuchos, em Lisboa, por razdes alegadamente economicistas
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" ando numa conferéncia organizada “Sem isto, penso que o Servigo Na- Quanto a defini¢io dos centros de re-
o pela Alianca Portuguesa de Associa-  cional de Sailide nio sobrevive. Se  feréncia nacionais, que fazem parte do
2 cges das Doengas Raras, em Fevereiro, — queremos continuar a ter saide para  Programa, garantiu que “estdo a ser
no IBMC (Porio), a Ministra da Saide  todos, temos de fazer um esforco para  trabalhados para uma resposta mais
¢ sublinhou que as doengas raras sdo uma ~ usar estes medicamentos racional- organizada e mais integrada a este
§ drea em que a industria farmacéutica  mente e seguindo a evidéncia™, insistiv.  problemadtica”. Por outro lado. conside-
% “investe pouco, obviamente, porque é  Para a pediatra, mesmo quando as do-  rou o cartio do portador de doengas raras
g uma drea que nfio € muito lucrativa”  engas raras ndo t€m tratamento eficaz, € “muito importante na forma como os
e que muitos dos medicamentos Grfaos  possivel “fazer muito para melhorara  doentes sio atendidos nos servicos de
tém “um prego elevadissimo”, o que  qualidade de vida das pessoas”. Nesse  saiide. Foi um passo muito decisivo
requer “racionalidade”™ na sua utilizacio.  sentido, apelou a.*“transparéncia” das  para ultrapassar as dificuldades”.
é A responsdvel gntepde que as associa-  relacDes entre os organismos cientx’ﬁcqs e Concurso para centros
% ¢Oes e os profissionais podem trabathar o Gf)vemo. “Podemos colaborar muito de referénciaesta a ser
5 ©m conjunto com as autoridades, po-  MAiS para que estas pessoas possam ” . . ”
= ter uma vida melhor”, assegurou. operacionalizado

meadamente com o INFARMED, cujo
Presidente, Prof. Jorge Torgal, estava
presente, para que, “de uma maneira
sustentivel, nés possamos responder
as necessidades dos doentes e néo as
necessidades da indistria farmacéu-
tica”. “Nés temos de ser criteriosos”,
continuou. E, embora a deciséo terapéu-
tica pertenca ao médico, a Ministra diz
que é preciso ““ter a evidéncia de que o
beneficio é grande” ¢ a “prova da efi-
cacia” do medicamento.

A Ministra garantiu também que o
Programa Nacional das Doengas Raras,
que a Direcglio-Geral da Saiide estd a
coordenar, “esta a ser desenvolvido”,
embora “nem sempre 2 velocidade que
nés gostariamos, pelas mais diversas
razdes. Muitas vezes é preciso ter uma
certa resiliéncia para nfio desistir e
acreditar que é possivel. Grio a grio,
nds vamos conseguir dar passos num
sentido positive”.

Em relagdo aos centros de referéncia
para as doengas raras, o Subdirector
Geral da Satide revelou que estd a ser
operacionalizado o concurso. depois de a
Ministra ter aprovado o documento que

estabelece os critérios para a sua cons-
tituicdo. Sabe-se que um dos critérios é
que os candidatos sejam centros *“com
experiéncia e actividade nestas dreas”.

Ao contrdrio do que alguns preten-
diam, os centros terdo mesmo de ficar
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ligados a hospitais piblicos, ainda que
com a possibilidade de contratualizagio
de servicos com outras entidades em dre-

doentes nem sempre é facil”, afirmou.
Assim, “um dos critérios para que os
centros de referéncia possam ser reco-

doengas raras”, informou.O cartfio tem
vérios objectivos, sendo que o principal
¢ “a identificacfio do doente como por-

as onde ndo tenham capacidade de dar  phecidos é a obrigatoriedade de par-  tador de uma doenga especifica, que
resposta adequada. ticiparem em redes europeias, 0 que  precisa de tratamentos especificos”. E

O que nds pretendemos com os cen-
tros de referéncia é que haja um con-
tinuo de cuidados, desde o diagnéstico
até as situacbes terminais. Mesmo que
nio tenham todas as valéncias, os cen-
tros tém de ser os coordenadores do
seguimento destes doentes. Isso signi-
fica que os centros poderdo niio estar
localizados s6 num espaco, mas tem
de haver uma coordenaciio que possa
integrar todos os servigos”, explicou.

Como o Dr. José Robalo admitiv, o
seguimento dos portadores de doengas
raras era um problema. “A partir dos 18
anos, as pessoas comecavam a ter di-
ficuldades em serem seguidas porque
o enfoque principal da intervencio
estava na area da Pediatria”, lembrou.

Perante as noticias preocupantes sobre
a falta de acesso s terapéuticas para as
doencas raras, 0 Subdirector considera
que os centros de referéncia terdo “‘um
papel fundamental no estabeleci-
mento de protocolos terapéuticos. Os
doentes que cumprirem os critérios
estabelecidos nos protocolos, seja em

serve para aumentar o conhecimento,
desenvolver protocolos terapéuticos e,
eventualmente, investigacfio e ensaios
clinicos”, argumentou.

O Subdirector revelou que “o mais
provivel” e “‘o que faz mais sentido”
¢ que haja centros de referéncia para
“orupos de doencas”, sendo que, numa
primeira fase, poderd existir apenas um
centro de referéncia.

Ja ha consenso sobre
o cartao do doente

Relativamente ao cartio do doente,
uma proposta do CDS-PP que foi apro-
vada na Assembleia da Repiiblica, “che-
g0U-Se a um consenso entre os técnicos
e as associacdes de doentes”.

Segundo o Dr. José Robalo, “o cartiio
pode ser evolutivo. Ndio vamos ficar
A espera que se crie um cartéio extre-
mamente complicado, com chips e
mecanismos electrénicos que, depois,
ninguém consegue ler. Esse seria um
caminho, mas, neste momento, o que
é fundamental ¢ ter um cartio, mes-

deu o exemplo dos hemofilicos, que tém
de ser orientados para servigos que con-
sigam dar resposta, pois “néio faz senti-
do andarem a passear de urgéncia em
urgéncia”. Além da referenciagdo para
os servicos mais adequados, “‘o cartio
podera ter alguma importincia, se
assim for entendido, na compartici-
paciio de alguns dos medicamentos ou
tratamentos. Isto esti em aberto”.
Esta conferéncia, destinada a come-
morar 0 Dia das Doencas Raras, contou
também com a participagio do Prof.
Jorge Sequeiros, que apresentou o si-
tio da Orphanet em portugués, do Dr.
Francisco Beirdo, Presidente da Alianca
Portuguesa de Associagdes das Doengas
Raras, que colocou os problemas mais
prementes, do Dr. Lus Vale, da Seguran-
¢a Social, que falou sobre os apoios so-
ciais aos doentes e &s familias, e da Dra.
Ilda Figueiredo, eurodeputada, que falou
sobre o papel que a Unifio Europeia pode
ter no ‘devantamento e divaigacio das
boas praticas’ e na “pressdo” para que
alguns documentos saiam da gaveta e

8 que circunstincia for, viio ter acesso . sejam ‘‘postos em pratica”.

B aos medicamentos”. Por outras pala- MO QUe S€ja em papel, mas que nos Na segunda parte do encontro, fala-
g vras, “vai haver uma normalizaciono  Permita resolver os problemas mais .\ ... 5 Dra Clara S4 Miranda, do
H seguimento dos doentes”. prementes, particularmente na refe- BMC, a Dra. Assuncio Bessa, da As-
F Outro critério a que terdo de obedecer  Tenciagdo”. Neste momento, o Departa- sociagfio Portuguesa de Doengas Neuro-
o os centros de referéncia é a participagio ~ ento deQuahdade da Direcgao-Geral |\ 1ares (APN), e a Dra. Paula Couti-
5 em redes europeias de centros de referén- 4 Satide jd estd a implementar o cartdo. .40, Hospital e Sao Sebastiao (Santa

cia, “Estamos a falar em doencas com  * Estd a ver qual € o conjunto de in- 7. oo ) Feira) W
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prevaléncias muito baixas em que a
massa critica de seguimento destes

formacio que este cartiio deve conter
€ que possa ser transversal a todas as
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Orphanet apresentado no Porto

Orphanet, um portal de doengas raras e medicamen-
tos o6rfaos em portugués, foi oficialmente apresenta-
do no passado més de Fevereiro, no Porto, durante um en-
contro destinado a comemorar o Dia das Doengas Raras.

A prépria Ministra da Saide fez questio de estar pre-
sente na apresentacdo publica deste portal, considerando
que “pode ser uma grande ajuda para aumentarmos a
capacidade de intervir”.

De acordo com o Prof. Jorge Sequeiros, coordenador
do projecto, “este portal representa um avanco muito
grande, é um manancial muito importante de infor-
macio cientificamente validada antes de ser incluida.
A informaciio que se encontrava até agora dispersa
pela internet em diversos locais estd, agora, concen-
trada”.

Os piblicos potenciais vio desde os profissionais de
saude aos doentes, passando pela industria farmacéutica,
autoridades de satde, agéncias reguladoras, investigado-
res e a propria comunicagao social.

“A Orphanet ¢ itil para os médicos porque nio ha
nenhum especialista que possa ter o conhecimento ou
a experiéncia de todas as doencas raras. Sio mais de
6.500 as doencas raras conhecidas. E também muito
itil para os doentes porque vio encontrar, além de
informacio sobre a doenca, a localizacfo dos centros
especializados mais préximos e saber se existe alguma
forma de tratamento, algum teste de diagndstico, onde

sdo feitos e se ha associacdes de doentes”. indicou o
geneticista do IBMC.

A Orphanet esta disponivel em cinco idiomas e conta
com 38 paises participantes. Os seus objectivos séo “me-
thorar o diagnéstico e o tratamento, acelerar a investi-
gacio, contribuir para o empoderamento dos doentes
e melhorar a utilizacfio dos recursos clinicos”.

No portal sio disponibilizadas informagdes sobre doen-
¢as raras, medicamentos 6rfdos, consultas especializadas,
testes diagndsticos. laboratdrios. investigagéo e ensaios,
entre outras.

As doengas raras afectam no maximo uma pessoa em
cada 2000, sendo 80% de origem genética. Embora cada
doenga afecte poucas pessoas, as doengas raras. no seu
conjunto, atingem 6 a 8% da populagdo. Em Portugal,
existirdo 600 a 800 mil doentes com uma doenga rara. Na
Europa, estima-se que sejam mais de 24 milhdes, o que
equivale & populacio da Holanda, Bélgica e Luxemburgo
juntos. Apesar disso. a informacio de qualidade € pouca,
o que torna o diagnéstico dificil e atrasado, com perda de
tempo e de recursos.

Na Orphanet, estdo registados mais de 100 medicamen-
tos 6rfaos, que se destinam a prevengiio ou tratamento das
doengas raras, A base de dados de medicamentos 6rfios
da Orphanet foi desenvolvida com co-financiamento de
vdrias instituiches e empresas, entre outras: Merck Sero-
no e Genzyme.
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