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Medicacgao off-label nas doengas autoimunes: «O papel fundamental dos
centros de referéncia»

Carlos Vasconcelos
Professor catedratico convidado do ICBAS

A medicacdo off-label consiste no uso de fdrmacos em indica¢des, dosagens e populacdes de doentes nao
aprovadas.

Medicacao off-label é diferente de off-evidence, pois, usualmente, esta medicagdo tem suporte cientifico na
literatura publicada e em recomendac8es de sociedades cientificas. Ndo ha duvida de que é muito importante
discutir esta area da Medicina para definirmos consensos, de forma a salvaguardar o doente.

As doencas autoimunes, em conjunto com as doencas oncolégicas e a Pediatria, sdo as areas da Medicina onde
mais frequentemente sdo usados farmacos off-label. Cerca de 90% dos farmacos usados em doencgas raras (<
50/100.000) sdao-no off-label.

Um farmaco off-label pode ter origem em um presumivel efeito de classe, extensdo a doencas relacionadas a
indicacdo original do farmaco, a doencas ndo relacionadas, mas com similaridade fisiopatolégica, entre outras
explicacdes.

Essencial é saber se a saude do doente fica comprometida com a prescri¢ao off-label. E ndo esquecer que o uso
off-label pode desencorajar as companhias farmacéuticas de investir em ensaios clinicos adequados. Por outro
lado, a utilizacdo destes farmacos permite inova¢do na pratica clinica e pode ser a Unica alternativa quando os
tratamentos aprovados falharam e em doengas raras.

Os media também tém um importante papel em todo este processo, nomeadamente em nao difundir informacao
que confunda a populagdo, por exemplo, escrevendo que a prescricdo off-label € o mesmo que prescri¢ao errada,
ilicita ou ilegal.
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Os custos para aprovar a indicacdo de um farmaco, desde a investigacdo até aos ensaios clinicos, sdo enormes. E,
por isso, mas ndo sé, temos a obrigacdo de discutir o desperdicio potencial gerado por ensaios clinicos que se
“limitam” a identificar os doentes que cumprem os endpoints definidos.

De facto, doentes com doengas clinicamente homogéneas e com diferentes respostas clinicas podem indicar
diferentes vias fisiopatolégicas. Assim, doentes sem resposta a um determinado farmaco deveriam entrar em
ensaio clinico subsequente com outro farmaco. H& aqui um papel importante a desempenhar pelas agéncias do
medicamento, FDA (Food and Drug Administration) e EMEA (European Medicines Agency), na articulagdo de
ensaios clinicos das diversas companhias farmacéuticas com diferentes farmacos para as mesmas doengas.

E de salientar que estas agéncias tém autoridade sobre as companhias farmacéuticas, ndo sobre os médicos. A
estes cabe a grande responsabilidade de estarem bem informados sobre todos os efeitos dos farmacos que vao
usar off-label e a constru¢do de bases de dados com a informagdo obtida pelo seu uso, de forma a permitir as
melhores orientac¢8es para a pratica clinica.

Em suma: a FDA e a EMEA defendem os doentes, obrigando as companhias farmacéuticas a seguir determinados
protocolos (evidéncia do beneficio) antes de pdr o farmaco no mercado, o que estd absolutamente certo. Os
médicos seguem principios muito antigos (e cada vez mais atuais!) desde Hipdcrates: primum non nocere! Mas
para “nocere” é preciso que o doente esteja vivol... Essa é a principal razdo por que nés somos impelidos a usar
farmacos off-label!

A area da medicacdo off-label nas doengas autoimunes aponta para um papel fundamental dos centros de
exceléncia em autoimunidade na Europa: o de definir, implementar e certificar boas praticas clinicas, incluindo os
medicamentos aprovados e os off-label.
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Artigo originalmente publicado no Jornal do 25.° Congresso Nacional de Medicina Interna.
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