Parecer da Ordem dos Farmacéuticos

ao Plano de Acgao para as Doengas Raras 2025-2030

Comentarios gerais

A Ordem dos Farmacéuticos congratula a elaboragéo deste referencial de agédo para as
Doengas Raras 2025-2030, que realiza um mapeamento da situagéo atual e aponta os objetivos

e a estratégia para o seu atingimento, bem como os aspetos a monitorizar.

Os farmacéuticos, pela qualidade da sua formagéo pré-graduada e pela diferenciagao e
especializagdo pos-graduada, assumem-se como um recurso que nao € despiciendo a
consecugao dos objetivos e estratégia aqui tragados. Adicionalmente, a sua acessibilidade e
proximidade e a confianga que a populagédo neles deposita, confere-lhes carateristicas unicas

para intervirem junto dos cidaddos, com e sem doenca rara (DR).

Tal como referido na pagina 22 do documento, o acesso a cuidados de saude é “(...)
muito assimétrico e ndo equitativo”. No entanto, é fundamental garantir as pessoas com doenca
rara (PcDR) o acesso a cuidados de saude e a rede de farmacias proporciona uma cobertura
muito abrangente do territério nacional, dispondo de profissionais farmacéuticos altamente
capacitados e, na maioria dos casos, de instalagbes e meios tecnoldgicos e digitais que

possibilitam cuidados de saude diferenciados.

No presente documento, o farmacéutico € incluido como parte da equipa multidisciplinar.
Contudo, consideramos que seria importante concretizar as diversas formas que a sua

contribuigdo pode assumir.

E nosso entendimento que o envolvimento dos farmacéuticos no acompanhamento da
Jornada da Pessoa com Doenga Rara (PcDR)/Familia/Cuidador pode decorrer em diversas

etapas, que passamos a detalhar:



PILAR Il - A JORNADA DA PESSOA COM DOENGA RARA/FAMILIA/CUIDADOR:
INTEGRAGAO DE CUIDADOS

DIAGNOSTICO
Sao descritos 0 numero de profissionais médicos com especialidade em genética médica

e é identificada a necessidade de profissionais na area.

No entanto, os farmacéuticos especialistas em genética humana tém também
competéncia especifica nesta area que lhes permite trabalhar colaborativamente com os
médicos, de modo a contribuir para o estabelecimento mais atempado do diagnéstico da DR,
bem como na definicdo da abordagem terapéutica numa perspetiva de medicina personalizada
e de precisdo, em que a integragao da gendémica e a da farmacogendémica permitirdo otimizar o

tratamento.

INTEGRACAO DE CUIDADOS

Os farmacéuticos podem contribuir para o diagnostico, acesso, encaminhamento e

gestéo do tratamento da Pessoa com Doenga Rara/Familia/Cuidador.

Em contexto hospitalar
Tal como acima referido, os farmacéuticos especialistas em genética humana podem

integrar as equipas envolvidas no diagnéstico da DR e na definigdo de estratégias terapéuticas.

Os farmacéuticos que integram os Servicos Farmacéuticos Hospitalares estao
envolvidos na dispensa e na informagéo ao doente/cuidador sobre medicamentos, 6rfaos ou néo,
utilizados no tratamento ou alivio sintomatico da DR, monitorizando a efetividade e seguranga e
promovendo a adesao ao tratamento. Adicionalmente, a eles compete a gestdo de muitas

questdes regulamentares e logisticas prévias ao acesso das PcDR as terapéuticas necessarias.

Os farmacéuticos hospitalares integram as equipas responsaveis pelos ensaios clinicos
desenvolvidos nos centros de investigacdo e nas unidades de prestacdo de cuidados, através
da gestdo do circuito do medicamento experimental em ensaios pré-aprovacdo. Poderdo
adicionalmente contribuir para a recolha de dados em contexto real, integrados em equipas
multidisciplinares, para aferir o beneficio clinico dos medicamentos utilizados pela PcDR,
particularmente dos medicamentos 6rfaos, tendo em conta as dificuldades na obtengédo de

evidéncia robusta pré-aprovagéo no que concerne a sua eficacia e seguranga.



Em contexto comunitario

E referida a importancia dos cuidados de satude em continuum como base da integragéo
de cuidados de saude (pag. 62 e 75). As PcDR s&o, na sua maioria, portadores de uma doenga
cronica que lhes confere necessidade de acompanhamento ao longo da vida. Adicionalmente,
estas pessoas, como todas as outras, sofrem de patologias agudas intercorrentes e poderao

padecer de outras patologias cronicas.

A jornada da PcDR/Familia/Cuidador elencada no presente documento apresenta a
lacuna de nado contemplar a intervengédo do farmacéutico comunitario, em complemento a de
outros profissionais de saude. Este apresenta a conveniéncia, o acesso, a disponibilidade e a
competéncia para o encaminhamento para cuidados clinicos, em caso de suspeigao,
promovendo a detegédo precoce. Pode ainda contribuir significativamente para o uso correto e
seguro das terapéuticas farmacoloégicas utilizadas no contexto da DR, ou para condig¢des clinicas

intercorrentes, bem no encaminhamento em situacdes de urgéncia/emergéncia.

O farmacéutico pode ainda intervir no aconselhamento, acompanhamento e
monitorizagdo de doengas cronicas ou de indicadores especificos associados a DR da qual a
pessoa € portadora e identificar situagdes de referenciagao ao médico. Acresce que pode ter um
importante papel na informagéo acerca do acesso a cuidados clinicos, de reabilitacdo, sociais,

educacionais, entre outros.

Pelo atras exposto fica evidente o beneficio aportado pela integracdo de farmacéuticos

em equipas multidisciplinares e intersectoriais.

Comentarios especificos

Referimos ainda alguns aspetos mais especificos.

3. Visado para 2030 e 4. Recomendagées (Paginas 75 a 79)

A afirmacgao:

“A Pessoa com Doenca Rara (...) TEM um Cartdo Digital que inclui, em situa¢des
especificas, informacdo para a intervencdo adequada em urgéncia/emergéncia, que pode
disponibilizar (com o seu consentimento) a outras areas como a Educac&o, a Area Social e o

Emprego;”



E fundamental que os farmacéuticos, com o consentimento da PcDR/Familiar/Cuidador,
possam também ter acesso a informagdo constante do Cartdo Digital, com o propdsito de
potenciar o apoio e uma intervengdo informada junto destas pessoas. No mesmo sentido,
reforca-se a necessidade de acesso, por parte dos farmacéuticos, a informacao clinica constante

do Registo de Saude Eletrénico unico (RSEu).

PILAR IV — INVESTIGAGAO E INOVAGAO

Tal como anteriormente referido, os farmacéuticos hospitalares desempenham um papel-
chave no ambito dos ensaios clinicos pré e pés-aprovagdo. Contudo, também os farmacéuticos
comunitarios podem intervir nestes ultimos, integrados em equipas de investigagao, na recolha

de evidéncia resultante de utilizacdo em contexto real e de patient-reported outcomes.

PILAR V — INFORMAGAO E FORMAGAO

Os farmacéuticos sao importantes agentes de literacia em saude. O acesso a informagao
credivel e fidedigna por parte dos cidadaos é fundamental e estes reconhecem aos farmacéuticos
a competéncia e a capacidade de a transmitir. Assim, € muito valorizavel o seu contributo na
educacao para a saude, na desmistificagcdo das DR e na promogao da saude da populagao em

geral.

Estas agbes podem ter especial impacto quando realizadas em colaboragdo com as
Associagdes de Doentes, tanto a nivel individual, como organizacional. Neste sentido, a Ordem
dos Farmacéuticos tem vindo a colaborar ativamente com Associacdes de Doentes, no sentido
de promover a formacgéo e capacitagao dos Farmacéuticos para um melhor acompanhamento
da PcDR/Familia/Cuidador.

Por outro lado, ndo é desvalorizavel a importadncia da inclusdo de maior conteudo

formativo sobre DR no ensino pré-graduado.

2. Colaboragao e Parcerias (Pag. 91)

A capacitagdo dos profissionais € muito importante, pelo que o desenvolvimento de

formacgao e de repositorio de informagéo sobre as doengas raras € uma mais-valia.



Face ao anteriormente exposto, consideramos que seria importante incluir as Ordens
Profissionais nos parceiros a envolver na implementacdo de programas educacionais, tanto

destinados a profissionais, como aos cidadaos.

B. Formacgao

2. Responsabilidades e Parcerias (Pag. 98)

Parcerias Institucionais, Multidisciplinares e Multissectoriais
Sugere-se incluir os farmacéuticos nos parceiros envolvidos nas redes de suporte

multidisciplinar:
Criagdo de redes de suporte multidisciplinar entre médicos, geneticistas,

farmacologistas/farmacéuticos, psicélogos, assistentes sociais e outros profissionais, para

proporcionar uma abordagem integrada na formacgao.

Lisboa, 2 de dezembro de 2024



