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Para: Exmo. Sr. Presidente da Assembleia da Republica 8 5 46
. PESSOAS

@ 2 @'@ O seu apoio é muito importante.

Apoie esta causa. Assine a Petigdo.

KAFTRIO AGORA

— Fibrose Quistica —

W Algumas razdes para assinar.

Exmo. Sr. Presidente da Assembleia da Republica, O que dizem os outros signatarios
Dr. Eduardo Ferro Rodrigues

99 Tem um blog ou site? Adicione
A Fibrose Quistica (FQ) é a doenca hereditaria autossémica recessiva mais frequente nos caucasianos, ocorrendo este mddulo. Participe na divulgacgo.

na Europa em cerca de 1/2500 nascimentos vivos. Em Portugal a incidéncia estimada é de 1/7000 nascimentos
vivos.

E uma doenga monogénica, causada por mutagdes do gene regulador da condutancia transmembranar da fibrose
quistica (CFTR), estando descritas até ao momento mais de 2000 mutacdes e sendo a mutacao F508 a mais
frequente. Esta alteragéo ocasiona disfungédo da proteina CFTR da membrana apical que regula o transporte de
cloro e sodio nas células epiteliais secretoras, levando a concentragdes anormais de ides de ambos os lados das
membranas apicais. O resultado € a desidratagéo das secregdes e o aumento da sua viscosidade, favorecendo a
obstrucdo dos canais das glandulas exocrinas.

Petigdo criada por:

Contactar Autor

As manifestagdes da doenga ocorrem em graus variados no pancreas, pulmdes, figado e intestino. As
consequéncias clinicas incluem uma doenca multisistémica caracterizada por doenca pulmonar progressiva,
disfungdo pancreatica, doenga hepatica que pode progredir para cirrose, problemas de motilidade intestinal e
electrolitos elevados no suor. Apesar das manifestagdes clinicas ocorrerem em diversos 6rgaos, as alteragoes
pulmonares séo responsaveis por 90% da morbilidade e mortalidade na FQ. O inicio do comprometimento pulmonar
é variavel, surgindo semanas, meses ou anos apds o nascimento. A doenga pulmonar evolui frequentemente para
insuficiéncia respiratoria.

A FQ é provavelmente a doenca crénica em que a sobrevivéncia e a qualidade de vida melhoraram mais nos ultimos
40 anos, tendo a esperanca média de vida passado de 10 anos em 1960 para 38 anos em 2010. Estima-se que uma
crianga que nasce hoje com FQ tem uma hipétese superior a 80% de atingir os 40 anos de idade. Esta melhoria no
progndstico e na qualidade de vida deve-se a um diagndstico mais precoce para o qual muito tem contribuido o
rastreio neonatal, o melhor conhecimento da doenca e o tratamento precoce. No entanto, um estudo publicado na
revista The Lancet divulga a enorme disparidade na esperancga de vida dos doentes com FQ nas diversas regides
Europeias, independentemente de tamanho demografico e frequéncia genética. Esta disparidade € explicada pelo
facto de a maioria das criangas nascidas com esta patologia em alguns paises da Unido Europeia ter uma maior
probabilidade de vir a apresentar uma forma mais grave da doenca por diagndstico tardio e menor acesso a
assisténcia médica e medicamentosa apropriada.

Os tratamentos atualmente disponiveis para a FQ consomem inimeros recursos de saude e apenas permitem a
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atenuacao temporaria de alguns dos sintomas. Assim, a qualidade de vida destes pacientes, a sua esperanca média
de vida e a sua participagédo na sociedade de forma ativa estdo severamente comprometidas.

Em Portugal existem cerca de 400 pessoas com FQ que se encontram numa situacgao particularmente desvantajosa,
uma vez que este pais € um dos ultimos da Unido Europeia que nao tém acesso generalizado a terapias inovadoras
mais eficazes. Lamentavelmente, o processo de avaliagédo para financiamento dos primeiros medicamentos
inovadores (moduladores da CFTR) tem-se arrastado em Portugal desde 2016 e ainda n&o esta concluido.

Em 2019 surgiu o medicamento Kaftrio®, que consiste numa terapia tripla que tem resultados revolucionarios para a
maioria das pessoas com FQ. O Kaftrio® demonstrou melhorar significativamente o prognéstico da FQ, diminuindo
as exacerbagdes pulmonares e o recurso a internamentos hospitalares, e melhorando a fungao respiratéria e a
qualidade de vida dos pacientes. Devido a sua eficacia, o Kaftrio® foi aprovado em tempo recorde pelas entidades
competentes Food and Drug Administration e European Medicines Agency.

No entanto, em Portugal, nenhum dos pacientes que sao atualmente elegiveis para a terapéutica com o Kaftrio®
teve ainda acesso a mesma. Dada a sua eficacia, € essencial que este medicamento seja celeremente
disponibilizado. O tempo é determinante na FQ. Quantos transplantes podem ser atrasados ou evitados? Quantos
6bitos? Quantas criancas, adolescentes e adultos podem evitar a deterioracao clinica? Todo o tempo de espera
burocratico que tem decorrido é sinénimo de perda progressiva e irreversivel da capacidade respiratoria.

Face ao exposto, solicita-se que a Assembleia da Republica recomende ao governo a ado¢do das medidas

necessarias, incluindo eventuais procedimentos excecionais, conducentes a célere disponibilizagado do farmaco
Kaftrio® a todos os pacientes elegiveis com Fibrose Quistica em Portugal.

Ana Isabel Nascimento, paciente com Fibrose Quistica
Dr. Herculano Rocha, Presidente da Associagao Portuguesa de Fibrose Quistica (APFQ)
Paulo Sousa Martins, Presidente da Associagdo Nacional de Fibrose Quistica (ANFQ)
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O direito de peticdo pode considerar-se como um dos mais antigos direitos fundamentais dos cidaddos face ao
poder politico, encontrando-se previsto no artigo 52.° da Constituicdo da RepUblica Portuguesa, no capitulo
dos direitos, liberdades e garantias de participagdo politica.
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