Utilizacao para uma indicacao
nao aprovada (“off-label”)

Introducao

A utilizacao “off-label” de um medicamento refere-se a
utilizacao, por um profissional de salde, de um medicamento
autorizado para tratar um doente de uma forma nao coberta pela
Autorizacao de Introducao no Mercado (AIM) e detalhada no
Resumo das Caracteristicas do Medicamento (RCM) do
medicamento.

A utilizacao “off-label” de medicamentos nao é regulada pela
legislacao da UE e nao existe nenhuma definicao uniforme
disponivel. A publicidade da utilizacao “off-label” de um
medicamento autorizado é proibida. Toda a publicidade deve
estar em conformidade com o RCM.

Medicamentos nao autorizados versus
utilizacao “off-label”

Um medicamento é “nao autorizado” quando nao tem uma
autorizacao de introducao no mercado (AIM). Um medicamento nao
autorizado nao estd disponivel no mercado e apenas pode ser
utilizado em estudos clinicos ou em instalacles de utilizacao
compassiva/expandida.

Por outro lado, a utilizacao “off-label” envolve um
medicamento autorizado (tem uma AIM) e esta disponivel no
mercado. Na utilizacao “off-label”, um profissional de salde
utiliza um medicamento autorizado para tratar um doente de uma
forma diferente da qual o medicamento estd autorizado a ser
utilizado. Isto pode incluir:
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= Utilizar uma posologia diferente

« Utilizar para uma indicacao/doenca diferente

= Utilizar numa populacao diferente, por exemplo, para uso
pedidtrico (criancas) quando o medicamento apenas esta
indicado para utilizacao em adultos.

Quando é que a utilizacao “off-
label” é apropriada?

Em determinadas circunstancias, a utilizacao “off-label” pode
ser clinicamente apropriada e um elemento importante dos
cuidados de alta qualidade para os doentes, mas apenas no
contexto dos atuais rigorosos requisitos legais. Isto inclui
discutir com o doente/pais/cuidadores:

= Se 0 medicamento estd aprovado para o tratamento da
condicao especifica ou se é “off-label”;

= Se existe uma alternativa aprovada;

»Se o0 tratamento “off-label” tem vantagens
comparativamente as alternativas aprovadas; ou

= Se existe investigacao credivel que suporte a utilizacgao
“off-label”.

Exigir a divulgacao protege a autonomia do doente e educa os
doentes sobre as alternativas e riscos, levando a decisdes de
salde melhoradas. Uma vez que o medicamento estda a ser
utilizado “off-label”, devem ser dadas informacdes adicionais
sobre quaisquer incertezas associadas a tal utilizacao. Os
doentes devem pedir informacdes adicionais para responder a
preocupacbes especificas. A decisao de um médico para
prescrever uma medicamento “off-label” deve ser orientada pela
medicina baseada na evidéncia e no melhor interesse e
necessidades médicas dos doentes.

Recomenda-se a documentacao do processo de consentimento, e,
em alguns casos, pode ser apropriada a obtencao do
consentimento por escrito.



Ao prescrever uma medicamento “off-label”, os médicos sao
responsaveis por quaisquer problemas que resultem da
utilizacao “off-label” do medicamento. Mesmo quando um
tratamento “off-label” é bem sucedido e, do melhor interesse
para doente quando comparado a outros, este tratamento nao
poderd ser comparticipado uma vez que ndao estd em consonancia
com a pratica padrao. No entanto, em muitos casos, as
prescricoes “off-label” podem fazer parte das boas praticas ou
do padrao de tratamento.

Exemplos

Terapias para o VIH

Um exemplo de uma prescricao “off-label” é uma terapia de
combinacao para o VIH utilizada frequentemente para prevencao
do VIH. 0 medicamento apenas é indicado para o tratamento de
doentes VIH-positivos, mas muitos doentes tomam-no como
preventivo. As organizacdes de doentes desempenham um papel
fundamental na solicitacao de uma extensao da indicacao para
incluir a prevencao, além do tratamento.

Outro exemplo é um medicamento para o VIH que comprovou ser
eficaz em doses mais baixas do que as autorizadas para
adultos. No entanto, nao se encontra disponivel um comprimido
com dosagem mais baixa para doentes adultos. Uma formulacao
diferente (um granulado efervescente) foi introduzida para uso
pedidtrico, e permite o uso de uma menor dosagem do mesmo
composto. 0Os doentes adultos com VIH optam por utilizar a
formulacao pediatrica “off-label” para reduzir os efeitos
secundarios e a sobreexposicao ao medicamento.

Oncologia

A situacao “off-label” é mais extensa na oncologia do que em
outras areas médicas por varios motivos, sendo o principal o
grande numero de diferentes tipos de cancro. Um medicamento



contra o cancro pode ser Util em varios tipos de cancro.
Muitos dos medicamentos amplamente utilizados contra o cancro
nao estao autorizados para todas as indicacles para as quais
podem ser eficazmente utilizados.

Pediatria

As prescricdes pediatricas sao frequentemente “off-label”, uma
vez que muitos medicamentos nao foram testados para utilizacao
na populacao pedidtrica e, como tal, nao estao autorizados
para utilizacao em criancas. 0s exemplos mais comuns de
utilizacao “off-label” em criancas sao os medicamentos
prescritos numa dose diferente da que frequentemente ¢
indicada. Também existem casos em que as criancas receberam o
medicamento para uma indicacao diferente ou por uma via de
administracao alternativa.

0 Regulamento Pedidtrico entrou em vigor na Unido Europeia
para resolver o problema da utilizacao “off-label” na
pediatria. Este regulamento tem como objetivo melhorar a salde
das criancas na Europa, facilitando o desenvolvimento e a
disponibilidade de medicamentos para criancas entre os 0 e os
17 anos. 0 regulamento garante que os medicamentos sao de alta
qualidade, 1investigados eticamente e adequadamente
autorizados.

Farmacovigilancia e utilizacao
“of f-label”

0 titular da Autorizacao de Introducao no Mercado (TAIM) tem
que notificar as Autoridades Competentes de “todas as novas
informacdes que possam influenciar a avaliacao dos beneficios
e riscos do medicamento em questao”, incluindo “dados sobre a

utilizacdo do medicamento que estejam fora dos termos da AIM”.?
Se informacOes de seguranca importantes relativas a utilizacao
“off-label” ficarem disponiveis, estas deve ser introduzidas



no RCM. Orientacdes adicionais sao dadas pela diretriz da EMA
sobre Boas Praticas de Farmacovigilancia.

Com o aparecimento recente da utilizacao das redes sociais e
da interacao direta entre as comunidades de doentes, as
organizacbes de doentes podem desempenhar um papel fundamental
no alargamento e aprofundamento do alcance e da eficacia da
farmacovigilancia. Isto é especialmente importante no caso da
utilizacao “off-label”. As empresas farmacéuticas monitorizam
cada vez mais as redes sociais e estabelecem interacodes
formais com as organizacdes de doentes para acompanhar o ciclo
de vida dos seus produtos noutras formas além dos ensaios pés-
comercializacao.
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