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Sem tempo para 
ser pacient(e)

Pessoas com doença rara sem medicamento órfão (OMP)

Não podem continuar à espera indefinidamente

Quando há 1 OMP aprovado mas não está acessível …

Não podem continuar à espera indefinidamente





Gotas no oceano

Acesso 
via PAP 
ainda...





A dança das palavras

Designação
Aprovação
Submissão

94 
(33%) 

Medicamentos 
submetidos ao 
INFARMED 



Patients W.A.I.T. 
Indicator 2025 Survey



Patients W.A.I.T. 
Indicator 2025 Survey



Indústria

Preço-reembolso

Associações

EMA

Pessoas com 

DR

Reguladores nacionais

O efeito Matrioshka 



“A pessoa com doença é a 
prioridade!”

versus

A realidade no acesso

Sem abertura de pedido de avaliação 
para financiamento e disponibilização

Discussões extensas preço-reembolso



PROBLEMAS BASE

• Dificuldade em transformar inovação terapêutica em 
benefício real e atempado para a pessoa com doença rara

• Comprometimento de recrutamento, de monitorização e de 
decisões de financiamento por ausência de:

                 1. registos interoperáveis,
                 2. codificação sistemática incluindo ORPHA
                 3. capacidade de gerar evidência de mundo real 



• Medir acesso real

• Usar melhor a avaliação clínica conjunta europeia (JCA)

• RWD e RWE

• Adaptar a evidência e a HTA à realidade das doenças raras

• Ensaios clínicos centrados nas pessoas (modelos transfronteiriços, digitais, 
compatíveis com a vida real).

• Integrar formalmente doentes e associações no desenho, avaliação e 
monitorização do acesso ao medicamento.

E as prioridades
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