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SAUDE, CIENCIAS DA VIDA E FARMACEUTICO

Utilizacao de medicamentos em
regime ofl-label

Orientacao da Comissao Nacional de Farmacia e
Terapeéutica n.® 19/marco/2025

A Comissao Nacional de Farmécia e Terapéutica (‘CNFT”), aprovou, no passado dia 14 de marco de
2025, a Orientacgdo n.2 19/margo/2025, relativa & utilizacdo de medicamentos em regime off-label.

A utilizacdo off-label de medicamentos - utilizagdo de um medicamento para uma indicagdo néo apro-
vada ou num grupo etario, dosagem ou via de administracio - tem assumido uma importancia cres-
cente na pratica clinica. Esta relevancia justifica-se pela complexidade, morosidade e custo financeiro
associadas ao processo de avaliagéo técnico-cientifica de um medicamento ou de uma nova indicagéo
terapéutica. A utilizacéo off-label de medicamentos permite, assim, a utilizacdo de medicamentos no
tratamento de patologias para as quais o medicamento ndo tem uma indicagao terapéutica aprovada.

Tendo em conta a crescente adogéo da prescricio off-label e a auséncia de regulamentacgao especifica, a
CNFT entendeu ser necessario emitir uma série de propostas que visam essencialmente contribuir para
auniformizacéo da atuagdo das Comissdes de Farmacia e Terapéutica Locais (“CFT Locais”) perante

as solicitacdes de autorizacao de utilizacdo de medicamentos em regime off-label que lhes sao dirigidas.

Assim, a CNFT propde o seguinte:

Verificacao de pressupostos para a utilizagcao de medicamentos off-label

O uso off-label de medicamentos € restrito e depende da verificacdo cumulativa dos seguintes
pressupostos:

O Inexisténcia de um medicamento (substancia ativa) com indicagéo aprovada para a situagéo clinica
do doente ou o préprio uso off-label tem uma relagéo beneficio-risco favoravel em comparagéo com

as alternativas disponiveis;

0 O uso off-label assenta em evidéncia cientifica de que séo esperados resultados terapéuticos com
uma relagéo beneficio-risco favoravel para o doente com a utilizagdo de medicamentos neste regime;

O Garantia de que é levada a cabo uma adequada monitorizagéo do doente.
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Classificacao dos pedidos de ultizacao off-label

A CNFT propde, ainda, que as CFT Locais classifiquem os pedidos de utilizagao off-label em trés grupos
distintos, consoante o caso concreto e as condi¢des de utilizagao:

Agrupamento Consentimento

Grupo 1 Uso off-label de Medicamentos: O processo de obtengédo do consentimento

0 Que possuam provas clinicas do doente pode ser simplificado, com a sua
reconhecidas e um uso off-label forma escrita limitada aos medicamentos
plenamente instituido na pratica clinica; ~ (SuUbstancias ativas) de uso hospitalar, mas

procedendo-se sempre a anotagédo no

o Cuja utilizagdo em regime de off-label respetivo processo clinico.
opere ha mais de 3 anos;

o0 Que possuam orientagdes terapéuticas
de consenso publicadas, podendo ser
considerado como “uso estabelecido”.

Grupo 2 Medicamentos em utilizagdo ha pelo Deve haver avaliagao prévia da CFT e da
menos trés anos para outras indicagdes e Comissao de Etica (“CE”) Locais, caso
onde a caso, tendo em devida conta a prova
se considera, pela experiéncia de utilizagdo, cientifica disponivel e a condigdo clinica do
haver um conhecimento adequado dos doente.
efeitos adversos e um custo negociado e
aprovado pelo SNS. O consentimento informado deve ser dado

por escrito.

Grupo 3 Uso off-label de medicamentos inovadores E necesséria uma avaliagéo prévia da CFT

(substancias ativas), com complexidade
significativa e escassez de dados relativos
a segurancga e efetividade.

e da CE, caso a caso, tendo em devida conta
a prova cientifica disponivel e a condigao
clinica do doente.

Sendo os medicamentos inovadores em
regra dispendiosos, impde-se que as CFT
realizem ndo somente uma avaliagéo
farmacoterapéutica, como também uma
avaliagdo econdémica (custo-efetividade).

O consentimento informado deve sempre

ser dado por escrito e a deciséo final,
devidamente informada, deve ser validada
pelo Conselho de Administragdo da entidade
envolvida

Condic¢oes do circuito do medicamento em regime off-label

Para além dos pressupostos de cuja verificagdo depende o uso off-label de medicamentos e arespetiva
categorizacdo de cada pedido de utilizacdo, a CNFT vem ainda indicar quais devem ser as condicbes a
que o circuito do medicamento deve atender para se proceder a respetiva prescricdo. Assim:

O Aprescricao, para utilizagdo em contexto hospitalar ou dos cuidados de saude primarios, deve indicar
que se trata de um uso off-label ficando essa informacao registada no processo clinico do doente;

O Naaprovacio pelas CFT, a evidéncia cientifica ou a valorizagao de consenso clinico deve ser ponde-
rada caso a caso no contexto especifico da doenca, dos objetivos a atingir e do doente;
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O farmacéutico deve ter em atencao a adequacao da
utilizacao off-label do medicamento em conformidade
com os protocolos terapéuticos aprovados localmente.
Na auséncia de protocolo terapéutico, os pedidos devem
ser remetidos a CFT e a CE locais para avaliagao prévia.

Deve ser garantida uma adequada monitorizacéo do doente que estabeleca no momento da apro-
vagao, os indicadores de sucesso clinico e de risco que seréo registados bem como os tempos de
monitorizacdo e informacao a CFT local;

O circuito local de deciséo deve ser adaptado a maior ou menor urgéncia, dando resposta em tempo
util e prevendo mecanismos de excecéo;

Navalidagdo do Grupo 1, o farmacéutico deve ter em atencéo a adequacéo da utilizacao off-label do
medicamento em conformidade com os protocolos terapéuticos aprovados localmente. Na auséncia
de protocolo terapéutico, os pedidos devem ser remetidos a CFT e a CE locais para avaliacao prévia;

O farmacéutico deve-se dispor das condi¢gdes necessarias para informar adequadamente o doente
acerca da correta utilizagao, nomeadamente acedendo a informacéo clinica relevante, no momento
da dispensa;

O profissional de saude que realiza a administracio devera ter conhecimento de que se trata de um
uso off label e consciente da necessidade de vigilancia de reagdes adversas nao habituais e as me-
didas adequadas ao seu controlo. m

O presente documento destina-se a ser distribuido entre clientes e colegas e a informagé&o nele contida é prestada de forma geral e abstrata, ndo devendo servir
de base para qualquer tomada de decisdo sem assisténcia profissional qualificada e dirigida ao caso concreto. O seu contelddo n&o pode ser reproduzido, no seu
todo ou em parte, sem a expressa autorizagdo do(s) editor(es). Caso deseje obter esclarecimentos adicionais sobre este tema contacte Eduardo Nogueira Pinto
(eduardo.nogueirapinto@plmj.pt) ou Ricardo Rocha (ricardo.rocha@plmj.pt).
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