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O regresso aos eventos
presentes, fez de
Copenhaga o maior
registo de congressistas
de sempre. Nos
participamos.

O nosso congresso
esta quase a
acontecer...

2.2 Conferéncia
de Seniores
da APH ;-

Um encontro importante
quando no avangar

da idade surgem

questées de autonomia

e autovalorizacdo, nas
quais a hemofilia pode ter
influéncia. Procuramos dar
ao sénior com hemofilia
melhores ferramentas para
enfrentar os novos desafios.




DUALIDADE

No mundo real ndo basta que existam
mecanismos dedicados a salvaguarda das
pessoas com coagulopatias em situagdo de
emergéncia médica.

No mundo ideal, essas salvaguardas
funcionariam sem impedimentos operacionais,
sem nuances de transporte objetivo nem
pruridos profissionais. Assim que a pessoa
acidentada fosse identificada como tendo uma
coagulopatia congénita, automaticamente

as pecas encaixariam. Essa pessoa seria
transportada ao centro hospitalar apropriado, 0s
profissionais clinicos comunicariam entre si, pois
- ndo sabendo, perguntavam; desconhecendo,
consultavam; sabendo, davam a conhecer e
interviriam. No fim, se o pior dos cendrios
ocorresse, seria porque nada havia a fazer que
pudesse impedi-lo. Sem duvidas nem perguntas
para os que ficam.

No mundo real muitas vezes as coisas ndo
funcionam. A entropia é a norma e a norma
ndo auxilia ninguém num sistema que depende
completamente do factor humano ideal (o factor
mais raro de todos, se é que existe realmente).

Por isso, é importante termos sempre presente o sequinte
pressuposto:

As coagulopatias sao patologias raras. Por conseguinte, raro é o
profissional de saude que as compreende perfeitamente, embora
muitos haja que pensam que as conhecem e ainda mais serdo
aqueles que, vendo-se aquém nesse conhecimento, ndo ddo parte
fraca para se defenderem (a eles, ndo aos pacientes). Esta é a nossa
experiéncia. Em centros de satide, em servicos de urgéncia, em
situacdes de emergéncia, rapidamente concluimos que eles nao
sabem. E nos esperarmos que deem o passo légico de consultar
com colegas especialistas é tdo irrealista quanto esperarmos que
se lembrem ao pormenor do(s) capitulo(s) dedicados a patologias
raras dispersos pelos manuais de medicina que lhes passaram
pelas mdos nas longas noites de estudo a caminho de se tornarem
meédicas e médicos.

E este o contexto em que se tornam necessdrias medidas como a
norma 17/2018 da DGS quanto ao encaminhamento de pessoas com
coagulopatias congénitas, bem como a nossa consciéncia de que essa
norma por si sé pode ndo bastar, assim como o mais certo é ndo bastar
o Cartdo de Pessoa com Doenga Rara (que se ndo o tiverem ou ndo
estiver atualizado, pressionem o vosso médico para que o tenham e
esteja.) Nés, que temos o dever de saber, temos de ter uma postura
ativa, persuasiva, pedagdgica e se tudo isso falhar, reivindicativa, pois
a nossa vida ou a dos nossos disso pode depender.
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Estatuto Editorial

“Hemofilia” é o 6rgao informativo da Associacdo Portuguesa de
Hemofilia e de outras Coagulopatias Congénitas, adiante designada
por APH. Com uma publicacéo trimestral, publica diferentes artigos
médicos e cientificos sobre a problematica da hemofilia e outros
disturbios hemorragicos hereditérios e sobre as actividades que
desenvolve regularmente.

De acordo com a lei que rege este tipo de publicagoes,"Hemofilia"ndo

promoverd interesses comerciais nem divulgard produtos e servigos que

sejam perniciosos a Satde e Qualidade de vida de todos os seus leitores,
mas defende a Unido e Solidariedade entre todas as pessoas com hemofilia
€ outros disturbios hemorragicos hereditérios, sécias ou ndo da APH.
“Hemofilia” ndo é uma publicagao técnica ou cientifica mas podera
publicar ou emitir opinides de especialistas sobre certas matérias que
serdo sempre da responsabilidade dos seus autores, acompanhando a
investigacao cientifica nesta drea, dando delas conhecimento aos seus

leitores. Tem também uma componente de cultura e lazer.

“Hemofilia"é uma publicacao idonea e o seu Director e a Direcgao da
APH assumirdo toda a responsabilidade pela sua edicao.

“Hemofilia” pugna pela sua autonomia financeira através dos
patrocinios angariados ou, quando necessario, recorrerd a apoios de
quaisquer entidades sem contrapartidas que intervenham na orientagao

do seu contetido.

O Director
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PROGRAMA

SEXTA-FEIRA 11 - NOV

REGISTO E RECEPCAO AOS CONVIDADOS
JANTAR

ABERTURA DO CONGRESSO: SESSAO PLENARIA
DOCUMENTARIO: MULHERES

SABADO 12 - NOV

SESSAO 1: DEBATE - DISTURBIOS HEMORRAGICOS NAS MULHERES:
Onde Estamos? Com Ana Rita Tavares (APH)

SESSAO 2: PSICOLOGIA : Desmistificar a Satide Mental

com a Dr.2 Isabel Lourinho (Instituto CUF, Porto) e Nuno Lopes (APH)
COFFEE BREAK

SESSAO PLENARIA 1- TERAPIA GENICA. Moderagdo: Teresa Pereira (APH)

Dra Cristina Catarino (Santa Maria)
Dr. Miguel Crato (Comissdo Nacional de Hemofilia)
Dr2 Paula Kjollerstrom (Dona Estefania)

ALMOCO
SESSAO PLENARIA 2 - PROFILAXIA: Antes e Sempre. Moderagdo de
Nuno Lopes (APH). Revisao Tedrica pela Dr.2 Rita Bernardino (Sao José)

Dr.2 Ana Palricas Costa (Sao José)

Dr.2 Sara Morais (Santo Antdnio)

Dr. Ramon Salvado (C.H.U.Q)

Dra Susana Nobre Fernandes (Sao Jodo)

COFFEE BREAK

SESSOES CONSECUTIVAS:

AEVOLUGAO NA TERAPEUTICA. Um percurso muito pessoal

com José Caetano Martins (APH)

UMA CONVERSA SOBRE ENSAIOS CLINICOS

com a Dr2 Susana Nobre Fernandes (Sao Jodo) e José Caetano Martins (APH)
MEDICINA FiSICA E DE REABILITA([\O: Terapéuticas
minimamente invasivas com o Dr. Rui Costa (Sdo Joao)

CUIDADOS DE ENFERMAGEM DE PROXIMIDADE

com a Enf.2 Goreti Navega (C.H.U.C.)

DADOS EPIDEMIOLOGICOS 2021
com o Dr. Miguel Crato (Comissao Nacional de Hemofilia)

PERGUNTAS & RESPOSTAS
TEMPO LIVRE
JANTAR

DOMINGO 13 - NOV

QUESTOES DE APOI0 JURIDICO Com a Dr.2 Francisca Boniface
DEBATE: 0S JOVENS E 0S DISTURBIOS HEMORRAGICOS
com moderacdo de Nuno Lopes (APH)

COFFEE BREAK

PAINEL INTERNACIONAL

TEMA 1 - ACOES REALIZADOS NO AMBITO DO HOT TWINNING

com Nelson Damiao (Mogambique)

TEMA 2 - ATIVIDADES DESENVOLVIDAS PELA LADHA

com Kaunda da Gama (Angola)

TEMA 3 - A ATUAGAO INTERDISCIPLINAR ENTRE A UNIVERSIDADE E
0 HEMOCENTRO: um exemplo no Brasil com Francisco Careta (Brasil)
TEMA 4 - TESTEMUNHO CLINICO com a Dr.2 Conceigdo Pinto (Cabo Verde)

Perguntas & Respostas
ALMOCO & ENCERRAMENTO

Associacao Portuguesa
de Hemofilia e de outras
Coagulopatias Congénitas
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Conferéncia Anual do Consorcio Europeu de Hemofilia (EHC)

O regresso aos eventos
presentes fez de
Copenhaga o maior
registo de congressistas
de sempre. Mais de

400 participantes de

35 nacionalidades.

As expectativas no
tratamento dos disturbios
hemorragicos continuam
a captar interesse em
conhecimento.

Pré-Conferéncias

Decorreu de 6 e 9 de outubro passado a
Conferéncia Anual do Consércio Europeu de
Hemofilia (EHC), em Copenhaga, Dinamarca.

O grupo de trabalho dedicado as pessoas
com hemofilia e inibidores tem habitualmente
um dia que Ihes é exclusivamente dedicado,
desde 2015. O foco inicial foi reunir este nimero
reduzido de pessoas de vérias nacionalidades,
perceber necessidades e combater eficazmen-

te as lacunas existentes nos seus cuidados de
saude. Uma vez que os objetivos foram maio-
ritariamente atingidos, a direcdo do EHC deci-
diu alargar os horizontes e incluir neste grupo
pessoas com disturbios hemorragicos raros. E
assim nasceu este ano uma denominagao nova
- European Rare & Inhibitor Network (ERIN) /
Disturbios hemorrégicos raros e inibidores. Com
este grupo de trabalho as pessoas com distur-
bios hemorragicos raros e inibidores tém mais
hipoteses de usufruirem do conhecimento, da
educagao e do treino que o EHC proporciona as
associagdes nacionais na defesa e na busca por
melhores cuidados de satde para todos.

A Dra Maria Elisa Mancuso palestrou sobre
as novidades terapéuticas. Estdo a decorrer en-
saios com novos produtos recombinantes e ndo-
substitutivos do factor que tém obtido resul-
tados animadores no que toca ao controlo da
hemofilia e inibidores. Caso estes novos produ-
tos cheguem a ser aprovados pelas entidades
reguladoras dos medicamentos, a nossa comu-
nidade poderd ver a qualidade de vida melhorar,
quer pela via de administracdo, quer no tempo
alargado entre administragdes e sobretudo na
protecédo hemorrégica que estes novos produ-
tos tém revelado. No entanto, apesar da grande

animacao a volta dos ensaios clinicos, ainda te-
remos de esperar um pouco mais até estarem
devidamente aprovados pelas agéncias do me-
dicamento.

O dia continuou com atividades promotoras
de competéncias e conhecimento dos represen-
tantes e embaixadores oriundos de varios paises.

No final cada um foi desafiado a desenvol-
ver acdes nas comunidades nacionais com vista
a captar as atencdes para os disturbios hemor-
ragicos raros.

Workshop da Comunidade da Platafor-
ma vWD “Das Diretrizes e Principios a Rea-
lidade" foi conduzido por Fiona Brennan, Oficial
de Programas Comunitérios da EHC.

Este workshop reuniu vérias pessoas com
a doenca de von Willebrand (vWD) e lideres de
Organizagdes nacionais (NMO) para trabalharem
juntos e explorarem questdes relevantes para a
comunidade vWD em toda a Europa. Tal como
outros eventos orientados para a comunidade
EHC, este workshop procurou ser o mais intera-
tivo e envolvente possivel, e pretendeu fornecer
ideias, exemplos e ferramentas para incluséo e
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envolvimento, oferecer apoio entre pares e esti-
mular iniciativas entre os diversos paises.

Desde 2015 que a EHC tem tentado incluir
a VWD nos programas e atividades, e em 2020
formou um grupo de trabalho que lidera a Pla-
taforma vWD para aumentar o conhecimento
sobre os desafios que as pessoas que vivern com
vWD enfrentam. Esta plataforma procura treinar
os doentes a chamar atencdo para a sua doenca
e exigir esfor¢cos mais coordenados no diagnos-
tico e no tratamento das pessoas afetadas por
esta condi¢do, a0 mesmo tempo que promove,
constréi e mantém uma rede de defensores
europeus da VWD. E importante criar uma co-

munidade europeia que colabore estreitamente
com cada NMO para garantir o intercambio de
informacoes e experiéncias e desenvolver uma
rede funcional.

J& existem desde 2021 Diretrizes interna-
cionais para diagnostico e tratamento que se
destinam a apoiar pacientes, médicos e outros
profissionais de saude nas suas decisdes sobre
o diagnostico e tratamento de vVWD.

Vai ser publicado em breve um estudo sobre
VWD que vai ajudar a entender melhor os de-
safios enfrentados pelas pessoas afetadas pela
VWD e que a¢gdes podem ser tomadas para me-

EHC+’
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Ihorar o acesso ao tratamento, apoio e cuidados
e, em geral, como aumentar a consciencializa-
¢do sobre esse disturbio hemorragico raro mais
‘comum”.

O préximo objetivo é criar os principios de
cuidado para a vVWD focados no diagnostico,
tratamento e acesso ao mesmo.

Foram apresentadas vérias dindmicas de
grupo para conhecer o que tinhamos em co-
mum, o que procuramos para melhorar a quali-
dade de vida das pessoas com VWD, os diferen-
tes obstaculos com que nos deparamos em cada
palis e que sao muitos.

Discutimos as diferentes necessidades de
pessoas com VWD e H (Hemofilia) pela perspe-
tiva das NMO e dos centros de referéncia e mais
uma vez percebemos que estamos a comecar e
ainda ha muito que fazer.

Depois de analisarmos diversos estudos de
caso, enfrentamos a cruel realidade de que nao
é apenas um diagndstico tardio ou falta do tra-
tamento mais adequado. Ainda ha paises onde
ndo fazem diagndstico, onde ainda n&o ha tra-
tamento.

Chegdmos ao fim deste workshop com muita
vontade de trabalhar em conjunto como defen-
sores de uma melhoria na qualidade de vida das
pessoas com VWD, comecando pelo diagndstico
precoce, acesso a tratamento adequado e apoio
psicoldgico. Mas para conseguirmos chamar mais
a atencao, e mostrar a importancia que tem, pre-
cisamos de registos oficiais e mais dados. Temos
de esgotar todas as ferramentas e recursos para
alcangar os nossos objetivos com ajuda de NMO
de vérios paises, EHC, aplicacdes diversas, os prin-
cipios de cuidados para mulheres com disturbios
hemorrégicos, estudos e diretrizes.

>>>
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Conferéncia

A Conferéncia Anual do Consorcio Europeu
de Hemofilia (EHC), teve o seu pleno arranque
na manha de dia 7 com as palavras de boas-
vindas a cargo de Jacob Anderesen, presidente
da Associacdo de Hemofilia Dinamarquesa. Eva
Funding (Centro de Hemofilia de Copenhaga)
descreveu como atualmente os estudos da po-
pulacédo com disturbios hemorragicos teve uma
evolugao muito positiva na qualidade de vida
(na Dinamarca) compardvel a da restante po-
pulacdo, isto num pafs que é o segundo mais
feliz do mundo.

Desde os anos 80 (séc XX) até ao presen-
te, com a profilaxia e os novos tratamentos, os
dados mostram que as diferengas em varios
indicadores de qualidade de vida se esbateram
entre a populagdo com e sem Hemofilia. Espe-
ranca de vida, empregabilidade, problemas de
articulagdes, entre outros indicadores, revelam
uma diferenca (para melhor) entre as geracoes
mais velhas e as mais novas, comprovando a
melhoria de vida das gera¢des mais novas que
tiveram tratamentos diferentes dos que esta-
vam disponiveis nos anos 80 do século passado.

O caso Dinamarqués é exemplar e testemu-
nho dos avancos nos tratamentos dos distdr-
bios hemorragicos e um exemplo dos reflexos
positivos para a sociedade em geral, quando os
tratamentos mais eficazes séo disponibilizados
a nossa comunidade.

Neste pais também foi desenvolvida uma app
para apoio aos pacientes e grupos clinicos através
de um projeto conjunto da Associagao Dinamar-
quesa de Hemofilia, um hospital (Rigdhospitalet),
uma universidade (Aarthus Universiteshospital) e
uma empresa informética. Esta app foi desenvol-
vida de base para obter melhor informacéo para
0s médicos mas sobretudo para os pacientes

=p

(empowerment), na medida em que a informacgéo
tanto esté disponivel para os clinicos como para
os pacientes, com informagao sobre hemorragias,
datas de administracdes, refor¢os, dores, articu-
lages alvo, etc; tendo interligagdo direta com a
Base de Dados do hospital.

A primeira sesséo teve como palestrante Me-
rel Timmer, fisioterapeuta dos paises Baixos, que
trouxe a plateia a decisao partilhada em fisiote-
rapia. Fisioterapia de proximidade, comparativa-
mente a fisioterapia num centro de hospitalar
de tratamento de hemofilia. Fazer fisioterapia
préoximo da area de residéncia é o resultado de
uma decisdo informada e tomada em conscién-
cia por parte da pessoa que dela necessita, e que
traz beneficios. No entanto, nos Paises Baixos foi
preciso ultrapassar barreiras por parte dos profis-
sionais de saude sobre o desconhecimento em
hemofilia ou por ndo estarem familiarizados com
centros de tratamento da mesma. Com a intro-
ducéo de facilitadores entre os fisioterapeutas
locais e os profissionais dos centros hospitala-
res, foi possivel executar planos de tratamento
e 0s ganhos foram substanciais para as pessoas
que usufruiram de fisioterapia realizada proximo

da drea de residéncia. Esta abordagem vem dar
voz ao trabalho de equipa com vista a melhorar
cada vez mais os cuidados de satiide, ndo sé em
fisioterapia, mas noutras areas também.

Jo Eerens, membro do EHC e pessoa com he-
mofilia leve, questionou os presentes; - O que vao
realmente precisar as pessoas com hemofilia leve
no futuro? Dizia Jo que este grupo é muito pouco
apoiado mas que tem necessidades de cuidados
também. E preciso entender melhor estas pes-
S0as que vivem muitas vezes em negagao quan-
do algo acontece. Normalmente as hemorragias
nestas pessoas sao subestimadas, ndo sdo leva-
das muito a sério, logo sentem-se pacientes de
segunda ou terceira classe. Como nao fazem tra-
tamentos profilaticos e raramente vao ao hospital,
estas pessoas ndo sdo ensinadas a questionarem
0s seus préprios médicos logo quando acontece
alguma hemorragia esperam que passe. .. que va
ficar tudo bem! Isso terd de mudar.

Da parte da tarde, a industria também mar-
cou presenca, com a Takeda a apresentar um
pequeno simpdsio sobre o uso de tecnologia
de realidade virtual para o tratamento da dor,
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algo que batizaram de “Terapia de distragao’,
onde através da imersao em realidade virtual
procuram diminuir a ansiedade e a dor associa-
da a tratamentos ou episddios hemorragicos.

Um simpdsio interessante e ludico sobre
0 aproveitamento da tecnologia de realidade
virtual, usada em simuladores e em diversoes,
para acalmar e relaxar uma pessoa com receio
ou ansiedade, quer em tratamentos, quer em
recuperacao de hemorragias.

A Sobi trouxe um debate sobre o processo
de decisdo partilhada, com um paciente, um
fisiatra, uma hematologista e que contou tam-
bém com um dos membros da Associa¢dao de
Hemofilia Irlandesa e membro do EHC, Brian
o'Mahony (Hemofilia B e primeiro paciente na
Irlanda a submeter-se a terapia génica).

Mais uma vez se salientou a necessidade da
partilha da deciséo agora e no futuro: o direito a
nao mudar de tratamento, o direito a ser esclare-
cido e o direito a perceber se aquele tratamento
vai ser o melhor para si proprio, a sua condigao
e caso particular.

Mulheres com disturbios Hemorragicos
(MDH) foi uma sessao muito interessante mode-
rada por Evelyn Grimberg (Paises Baixos) e Roseli-
ne d'Oirion (Franga). Debateram-se temas muito
delicados, na apresentacao de Rumana Islam
(Reino Unido), como o impacto das hemorragias
ginecoldgicas comuns em MDH (como endo-
metrioses, hemorragia na ovulagao, quisto ova-
rico) na fertilidade. Caso clinico de mulher com
Trombastenia de Glanzmann (TG) muito com-
plicado, e mais uma vez nos deparamos com a
urgente multidisciplinaridade no planeamento
da gravidez numa MDH. Marion Brauer (Austria)
contou uma histéria na qual qualquer MDH se
reconheceria em algum momento da sua vida,
pois continua a haver diagndsticos tardios, falta
de qualidade de vida por auséncia de tratamen-
to, mesmo nas hemorragias graves e comuns,
um mesmo sofrimento muitas vezes calado, e
falta de apoio psicoldgico. Berndt Jilma (Viena)
enumerou as varias terapéuticas possiveis para
as MDH e novos estudos de PT200 ja em ensaios
clinicos em pacientes com HA e VWD 28B.

Muitas das questdes colocadas néo tiveram
resposta, pois ainda ndo ha reconhecimento da

v
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gravidade das hemorragias nas MDH, quer fisico
quer psicoldgico.

Serd que o facto de ndo haver nimero su-
ficiente de registos, estudo, dados, por serem
doencas raras, é suficiente para justificar a au-
séncia de investimento em novas terapias para
as MDH graves?

Sophie Susen (Franca) e Eva Funding (Dina-
marca) moderaram a sessdo dedicada a Doenga
de von Willebrand (vVWD). Depois de se per-
ceber que apesar de j& haver diretrizes para o
diagnostico e tratamento da VWD, nem sempre
é facil para o médico escolher. Segundo Sophie
Susen, continuamos sem ter registos, dados, es-
tudos, e apesar da evidente reduzida qualidade
de vida, a mesma néo € suficiente para haver
investimento no desenvolvimento de novos
tratamentos. Para Mike Makris (RU) apesar de
haver as diretrizes (publicadas em 2021) e 0s
principios de cuidados (estdo a para ser lanca-
dos!) para VWD, nem sempre sdo adaptadas a
realidade individual do paciente ou do pafs. Ain-
da ha discussoes se a profilaxia é ideal, pois pode

>>>
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mascarar outros problemas. Sunjeev Maini (RU),
Greta Mulders (Paises Baixos) e Manon Degenaar-
Dujardin (Paises Baixos) conseguiram defender
bem aimportancia de existirem respostas para as
pessoas com VWD, quer em diagndstico precoce,
quer em novas terapéuticas, pois tanto homens
como mulheres podem ter VWD, a gravidade
das hemorragias pode ser igual ou superior a de
uma pessoa com Hemofilia, também tém dores
cronicas e limitagoes fisicas no seu dia-a-dia, mas
aindafalta esse reconhecimento e essas respostas.

No final de sexta-feira teve lugar a Assem-
bleia Geral do Consércio Europeu de Hemofilia,
com um registo de presencas dos mais elevados
de sempre e onde a APH se fez representar pelo
vice-presidente José Caetano Martins e pelo se-
cretdrio José Gongcalves. De referir ainda que o pla-
no de acdo e orcamento para 2023 foi aprovado,
assim como foi eleita Vice-Presidente das financas
Manon Degenaar-Dujardin, dos Pafses Baixos.

Amanha de sdbado iniciou-se com a apresen-
tacdo do Dr. Robert Klamroth, diretor do servico
de hematologia do hospital Vivantes, Alemanha,
sobre praticas clinicas em terapias de substituicao
e ndo-substituicdo e o seu estado atual.

O Dr.Klamroth comecou por referir que a pro-
filaxia é o tratamento de eleicdo na Alemanha para
reduzir ao maximo episddios hemorragicos, e o ob-
jetivo atual é cada paciente atingir um valor basal
de factor na casa dos 3% a 5% em vez do 1%. Para
que estes niveis sejam atingidos, a realizacéo de
testes de farmacocinética é fundamental. Se tiver-
mos como objetivo uma boa protecdo hemosta-
tica, as intercorréncias serao reduzidas e com isso
preservamos as articulagdes, logo o aumento da
qualidade de vida. As melhores préticas de profi-
laxia requerem uma abordagem multidisciplinar

com objetivos personalizados a cada paciente por-
que cada individuo € um conjunto de varidveis,
desde o estado das articulagoes, da atividade fisica,
do fendtipo hemorréagico, entre outras que interfe-
rem no resultado final da profilaxia.

Seguidamente Dr. Robert foi explicando o
ponto de situagdo dos ensaios e novos tratamen-
tos para a hemofilia e o seu modo de atuacéo.
Resumindo, a profilaxia tem-se tornado cada vez
mais eficaz com os novos concentrados de fator
de semi-vida mais prolongada a espacarem as ad-
ministracdes para uma a duas vezes por semana,
e 0s agentes terapéuticos nao-substitutivos de
fator a serem cada vez mais tidos em conta. A par
destes, a terapia génica comeca a ser uma opgao
em cima da mesa nalguns paises da Europa, mas
ainda em fase de ensaios clinicos. Apresentou-se,
ainda, como novo recombinante que se espera
estar no mercado europeu em 2023 o produto
BIVW0OO1 em fase lll dos ensaios clinicos, que con-
siste em FVIIl recombinante, cuja persisténcia no
organismo sera maior do que os atuais recombi-
nantes, tornando possfvel diminuir o nimero de
injecdes mantendo a eficacia.

De seguida, Eke Hullegie, uma neerlandesa
portadora de hemofilia A, apresentou o seu per-
curso de vida, onde apos algumas intervencoes
cirdrgicas, durante as quais fez terapéutica com
FVIII, tendo desenvolvido inibidores, e se encon-
tra atualmente a fazer profilaxia com emicizu-
mab. Dominik Cepic, um croata com hemofilia
B grave e inibidores, partilhou a sua experiéncia
como paciente em ensaio clinico de produto
concizumab, um anti-TFPi pertencente a classe
das terapias nao-substitutivas.

O dia prosseguiu com atualizagdo dos con-
gressistas sobre a terapia génica.

O grande objetivo é “entregar” o gene que
produz o fator em falta. Mas atencdo que atual-
mente continuamos a falar de um tipo de trata-
mento, ndo de uma cura.

A Dra Flora Peyvandi fez um resumo sobre
o atual estado dos ensaios clinicos que estdo a
decorrer sobre a terapia génica. Quer na Hemo-
filia A quer na Hemofilia B estdo a decorrer en-
saios com varios pacientes por todo o mundo,
encontrando-se alguns deles na Fase Ill. Outros
estdo na fase de recrutamento. Os resultados
apontam para melhores niveis de fator na he-
mofilia B do que na hemofilia A. Na hemofilia
B, 0s niveis parecem permanecer mais altos e
de forma mais estavel. Na hemofilia A, obser-
varam-se reducao dos niveis de FVIII para 12%
ao fim de 2 anos apds administracdo da tera-
pia, que reduziram para 9% de expressao ao
fim de 3 anos. A partir desses primeiros anos,
tudo indica que os niveis de fator continuam
a diminuir mas de forma mais gradual. Atual-
mente ainda ndo se conhece até quando sera
possivel detetar FVIII, ou seja, qual a persisténcia
da terapia génica na Hemofilia A. Relativamente
atécnica propriamente dita, esta passa pelo uso
de AAV, que sdo os virus vetores da informacao
genética alterada. Idealmente estes vetores ndo
deveriam integrar-se no genoma dos pacientes
mas, em algumas situagdes, essa integragao
acontece, com possiveis efeitos secundarios
desconhecidos.

Esta é uma das questdes que tem de ser
esclarecida nesta terapia. Por outro lado, outros
possiveis efeitos secunddrios poderdo estar as-
sociados, nomeadamente, niveis de fator des-
controlados muito superiores aos maximos ad-
missiveis, problemas relacionados com o figado
dos pacientes, entre outros.
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O problema maior é a integracdo dos genes,
pois as doses dadas nas terapias génicas para o
tratamento de hemofilia sdo consideravelmente
superiores a outras terapias génicas em uso para
tratamento de outras patologias.

Existem 4 casos registados de cancro em
pacientes nos ensaios, mas para ja sem asso-
ciacdo a terapia génica. Um clinico presente no
congresso lembrou que o nosso figado tem mi-
Ihées de células parasitarias que também terdo
integracdo genética com as células introduzidas,
com consequéncias ainda desconhecidas.

Como se disse, apesar das muitas duvidas
que persistem, o caminho parece ser este e 0s
ensaios clinicos apresentam-se estimuladores da
continuidade da investigagdo, que decorre pa-
ralelamente a novos tratamentos que também
estdo a ser introduzidos.

E, de facto, o proprio tratamento é um desa-
flo. Na teoria, estamos a falar de uma inoculacao

(numa dose perigosamente massiva) de células
alteradas geneticamente e que demora menos
do que a administracao habitual de fator.

Na prética foram, dezenas de recolhas de
amostras de sangue no pré e pds-tratamento,
baterias de exames, quer fisicos, quer psicold-
gicos, e isto de forma intensiva ao longo de va-
rios meses. Adicionalmente, Brian O'Mahony
teve de tomar doses de supressores para que
o figado néo rejeitasse as células introduzidas
no organismo.

Brian salientou que a pressao psicoldgica é
brutal, mesmo para uma pessoa com um perfil
publico como ele e que passou por toda a his-
téria dos diversos tratamentos para hemofilia
(tem 62 anos).

Foi uma decisao muito ponderada, extensi-
vamente discutida com o seu médico e com a
sua familia, pois como lembrou e bem, é um pas-
so sem possibilidade de retorno, e ha riscos ndo
despreziveis. Falou do que ponderou até chegar
a decisao de avancar e da lista de expectativas
realistas que tinha em relagdo ao tratamento.

Para ja, tudo tem corrido bem e foi inspirador
ouvi-lo. E mais uma vez no congresso se salientou
que a informacao e deciséo partilhada, mais do
que nunca, é crucial na decisdo da terapia génica.

Todos sdo unanimes que ainda ha muito
para se conhecer e compreender. De qualquer
forma, a tomada de deciséo da adesao, ou ndo,
aos ensaios clinicos deve ser sempre uma de-
cisao partilhada entre médico e paciente. Os
pacientes devem ser totalmente informados
de todas as questoes, riscos, efeitos secunda-
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rios, gestao de expectativas a que poderao estar
sujeitos caso optem por esta via. E uma deci-
sao pessoal que deve ser tomada com base em
grande conhecimento.

No regresso aos trabalhos apds um intervalo,
a voz do Professor Dr. Oldenburg escutou-se na
sala ao discursar sobre a relevancia em manter
o figado saudével, sobretudo se pensarmos em
terapia génica e no excelente desempenho que
esta exige ao 6rgao. Além de patologias previa-
mente existentes que afetam a satide do figado,
a terapia génica esté af para exigir um esforco
extraordinério ao mesmo por via dos milhdes de
células infundidas. Em suma, sdo desafios novos
e pouco conhecidos para o 6rgao responsavel
em lidar com os virus vetores da informacéo ge-
nética alterada. A monitorizacao clinica regular é
fundamental, faz parte das linhas orientadoras,
logo hepatologistas especializados em terapia
génica também sdo necessarios.

Ainda na tarde de sédbado, teve lugar o
aguardado debate dos jovens. Duas questoes
pertinentes foram colocadas: “Com 0 avanco
das terapéuticas, a reducdo das hemorragias,
melhores articulagdes e resultados, devemos
concentrar-nos no desenvolvimento de centros
de exceléncia ou investir na telemedicina?"“Os
centros de exceléncia séo o lar da experiéncia,
mas 0s centros locais abrigam uma relagao ao
longo da vida com os prestadores de cuidados
de satide. O que é mais importante, conflan¢a ou
experiéncia?”Perante tais questdes cada equipa
de jovens discursou e defendeu determinado
ponto de vista e o publico presente foi convida-
do a votar para o veredito final. No final ganham
todos, pelo agitar de consciéncias.

A finalizar o dia de trabalhos houve lugar a
varias apresenta¢des relampago (SLAM) mode-
rado por Miguel Crato e subordinado aos temas
Centros de Referéncia vs Telemedicina e por ou-
tro lado Confianca (nos clinicos) vs Especialistas.

Um animado debate que contou com a vo-
tagdo em tempo real de todos os congressistas
presentes e que deu o mote para a troca de
argumentos em assuntos que pareciam mais
opostos do que na realidade séo.

A noite caiu e houve lugar a um jantar festi-
vo onde estiveram presentes mais de 400 pes-
soas de 35 paises, um registo histérico na vida
do EHC.



10 | hemofilia Jul Ago Set 2022

Novas

Mexer para qué?

E do conhecimento da maioria das pessoas
da nossa comunidade o beneficio da pratica de
exercicio fisico regular e orientado, com largo
aproveitamento se acompanhado de um plano
de fisioterapia na recuperagao do sistema mus-
culo-esquelético de pacientes com disturbios
hemorragicos. Isto possibilita as pessoas com
coagulopatias o reforco da sua saude, a dimi-

nuicdo de episddios hemorragicos e a melhoria
da sua qualidade de vida.

Assim, o desporto faz bem e recomenda-se
para todas as idades!

Foi a pensar na nossa comunidade que a
APH aprofundou este ano a tematica do despor-
to e da reabilitagao para pacientes com coagu-
lopatias congénitas, concebendo e dando vida
ao projeto “Desporto é mais Saude’, inserido no
programa de financiamento a projetos conce-
dido pelo INR, IP.

Para este projeto “Desporto é mais Saude”
criamos um Kit Desportivo de distribuicdo gra-
tuita aos associados que incluia publicagdo cien-
tifica”Mexer para qué? - guia de orientacbes para
o exercicio fisico de pessoas com coagulopatias”
da autoria da técnica Paula Alves, uns éculos e
uma touca de natagao.

Estamos muito orgulhosos do resultado fi-
nal deste grande projecto e queremos partilha-
-lo consigol!

Boa prética desportiva para todos!

Guia dos Apoios

No ambito do projeto aceite pelo Programa
Nacional de Financiamento a Projectos do INR, IP,
a APH compilou um guia sobre legislacdo com
temas de interesse para a nossa comunidade,
sobre a orientacdo e cooperacdo da nossajurista,
a Dra. Francisca Boniface.

publicacoes
da APH disponiveis

Francisca Boniface

GUIA DOS APOIOS
E BENEFICIOS
SOCIAIS E FISCAIS
DO CIDADAO

COM DISTURBI

HEMORRAGICOS

TIirtt

Este guia pratico informativo na tematica
da deficiéncia, engloba questdes que na sua
maioria chegam a APH, remetendo-se o seu
estudo mais aprofundado para a legislacao que
Ihes respeita e respetivo processamento para
as entidades.

Desta forma, pretende-se contribuir para o
conhecimento da sua comunidade em vista da
sua participacado social e politica no desenvolvi-
mento da sociedade em geral.

Para receber o seu kit desportivo
ou o guia sobre legislacao, basta
solicitar para o email

info@aphemofilia.pt o seu envio.

Ambas as publicacoes estao
disponiveis para envio gratuito
aos nossos associados, via CTT.
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2.2 Conferéncia
de Seniores da APH -

De 23 a 25 de Setembro estiveram reuni-
dos no Hotel Tryp em Leiria 0s nossos mem-
bros com mais anos de experiéncia em distur-
bios hemorragicos.

Apos a rececdo e boas-vindas no final do dia ‘

de sexta-feira, a manha de sabado teve as hon-
ras de abertura dos trabalhos com a Paula Alves.
Atividade fisica: as melhores praticas. O aumento
da esperanca de vida também é uma realidade
na nossa comunidade, logo ha que tomar cuida-
dos redobrados paraum bom envelhecimento e
com o aparecimento de morbilidades associadas
aos séniores. Nesta sessao ligeiramente tedrica,
Paula Alves focou com intensidade que a prética
regular de atividade fisica fortalece a boa forma
fisica, psicoldgica e social além de reduzir com-
portamentos sedentarios. Dentro das limitagdes
de cada um ha variadas atividades passiveis de
serem realizadas, tais como ginastica, hidroginas-
tica, natacdo, danca, caminhar, andar de bicicleta,
entre outros. Sempre em movimento na sala,
nesta primeira sessao, a professora despertou o
interesse nos presentes para a sessao ao ar livre
do dia seguinte.

Na segunda sessdo da manha de sédbado,
a fisioterapeuta Inés Martins do Centro Hos-
pitalar e Universitario de Lisboa Norte (Santa

QO
Maria) trouxe-nos o tema da reabilitacdo pos- W
Jtrou <aop . @sobl
-artroplastia no contexto da hemofilia. novo nordisk

Apoios

Associacao Portuguesa
de Hemofilia e de outras
Coagulopatias Congénitas
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Aterapeuta Inés Martins assinalou que os ca-
sos de pessoas com hemofilia sujeitas a uma pro-
tese total do joelho sdo escassos naquele centro
dereferéncia para as coagulopatias, mas, mesmo
assim, o conhecimento adquirido permite que
se desenvolva uma sensibilidade a patologia,
fundamental para um acompanhamento futuro
com cada vez mais competéncias. Na hemofilia,
o avancar da degradacao das articulagdes-alvo
(identificadas pelas hemartroses frequentes) leva
ao desenvolvimento da chamada artropatia he-
mofilica, que danifica a cartilagem, amembrana
sinovial e 0 0sso subcondral.Vao surgindo fibro-
ses das estruturas periarticulares, o que provoca
rigidez na articulacdo. Se esta degradagao ocorre
no joelho, a artroplastia total é o tratamento de
eleicao para aliviar a dor, corrigir deformidades
e manter a estabilidade e funcéo do joelho nas
atividades do dia-a-dia.

Apbds a cirurgia, a reabilitacdo deve iniciar-se
0 mais precocemente para preservar a mobili-
dade e afor¢ca muscular das articulagdes, assim

como reduzir a inflamacéo e a dor. Depois dos
primeiros passos a dar no internamento (exerci-
cios de mobilidade e ativacao, treino de subida,
marcha, transferéncia), o paciente prossegue a
reabilitacdo no ambulatério (mobilidade, ampli-
tude, fortalecimento, propriocecédo). Em todo o
processo, é necessario que haja entre fisiotera-
peuta e paciente uma empatia mutua, mercé
da comunicacao e da partilha de expectativa
que permitam o antecipar de cenarios condi-
cionantes da recuperacao.

Apds o almogo, a sessdo Enfermeiro-Pa-
ciente Sénior foi-nos apresentada pelas en-
fermeiras Carla Ana Resende e Carla Pina do
Centro Hospitalar Universitario Lisboa Norte.
A comunicacdo é inerente a natureza humana
e sendo a comunicacdo a base de qualquer
relacdo e a Unica forma de construir uma rela-
¢ao saudavel, esta é indispensavel para uma
boa interacado entre o profissional de saude
(enfermeiro) e o paciente. A populagédo sénior
com problemas de saude e com dificuldades




nas atividades de vida diaria apresenta baixos
niveis de autonomia e altos niveis de depres-
sdo e ansiedade. O enfermeiro é o elemento
da equipa multidisciplinar que nos momentos
em que comunica com o paciente sénior tem
a formacéo especifica para estar atento a si-
tuagdes relacionadas com as comorbilidades
e problemas adicionais, atuando em conformi-
dade. A comunicacao é relevante no dia-a-dia
do enfermeiro como cuidador por exceléncia,
e éa principal ferramenta de que o enfermeiro
dispée com uma abordagem multidimensio-
nal que engloba aspetos fisicos, emocionais,
mentais, sociais e ambientais. Atualmente, o
enfermeiro depara-se com o desafio de cuidar
holisticamente do paciente sénior, estando
atento a todos os problemas a fim de tentar
manter a qualidade de vida destes pacientes.

Ao final da tarde decorreu a sessao de
speak-out onde todos os participantes tive-
ram oportunidade de expressarem as mais
variadas preocupacoes.

il

Na manha de domingo aconteceu a parte
pratica da atividade fisica, com Paula Alves a
organizar alguns jogos adaptados as circuns-
tancias fisicas dos participantes. Foi de uma
certa forma fortalecedor verificar que este
grupo de pessoas, ainda que limitado fisica-
mente, é capaz de realizar jogos e atividades,
sobretudo com bola. No fim de contas, o mo-
vimento é vida.

Na ultima sesséo do evento, ainda na ma-
nha de domingo, a psicéloga Mariana Baldi,
uma das autoras do estudo “Compreender
para melhor viver com Hemofilia” publicado
em 2021 pela APH, diferenciou a experién-
cia dos seniores com hemofilia da dos outros
segmentos que vivenciam esta patologia. Para
estes pacientes, o acto de falar sobre a dor
(presente ou passada) ganha uma importancia
maior devido a sua intensidade e continuida-
de (provocando limitacdes e impedimentos)
ao longo da vida.
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Nesta perspetiva, é fundamental que as
pessoas aceitem a necessidade e o valor real
de uma consulta de psicologia para se dotarem
de mais recursos que Ihes permitam fazer
frente as possiveis dificuldades quotidianas.
Mais uma vez se realcou que néo se trata de
as pessoas serem “fortes” ou “fracas”, mas sim
de cada uma reconhecer os seus limites e
compreender que meios tem ao seu dispor.

No avancar da idade surgem questdes de
autonomia e autovalorizacdo, na métrica das
quais a hemofilia pode ter influéncia e delimi-
tar a tomada de decisdes. Desmistificar a con-
sulta de psicologia pode tornar cada situacao
mais clara e providenciar ao sénior com he-
mofilia melhores ferramentas para enfrentar
0s novos desafios.

Na realizacdo deste evento fundamental
para a nossa comunidade, a APH agradece o
apoio dos seus parceiros Novo Nordisk, Ro-
che e Sobi.
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A conversa com a Dra.

Cristina Catarino

sobre Hemofilia A

Segundo Cristina Catarino, responsavel
pelo Centro de Coagulopatias Congénitas do
Hospital Santa Maria - Centro Hospitalar Lis-
boa Norte (CHLN), o panorama da Hemofilia
em Portugal alterou-se significativamente nos
ultimos anos.

De acordo com os dados recolhidos pela
Associacdo Portuguesa de Hemofilia (APH)
existem atualmente em Portugal entre 700 a
800 pessoas com hemofilia, nos diversos niveis
de gravidade para a hemofilia A e B.

Nos cinco centros de referéncia que exis-
tem em Portugal, as pessoas com hemofilia
tém acesso nao so a terapéuticas inovado-
ras, mas também a equipas multidisciplinares
constituidas por especialistas de diversas areas
que garantem os melhores cuidados de saude.

Cristina Catarino menciona que existem
diferencas nas pessoas com hemofilia em ida-
des mais avancadas relativamente as mais jo-
vens.

Atualmente, verificamos que existem te-
rapéuticas inovadoras que permitem um pa-
norama mais positivo, caracterizado por uma
menor incidéncia, quer de hemorragias, quer
de lesoes articulares, quer de infe¢des conse-
quentes da terapéutica.

Prevenir ao invés de tratar

A profilaxia na hemofilia surgiu em Portu-
gal no ano de 1994 em jovens na altura entre
0s 9 a 10 anos. Atualmente, a profilaxia é ini-
ciada cerca dos 12 meses de idade. Este inicio
precoce do tratamento promove um nime-
ro inferior de hemorragias espontaneas bem
como uma maior saude articular. Cristina Cata-
rino partilha que apesar de atualmente a pro-
filaxia ser pratica recorrente, ainda ha pessoas,
especialmente em idades mais avancadas, que
nao se encontram totalmente receptivas a esta
pratica. Isto leva a que exista uma maior ade-
sao terapéutica, em pessoas mais jovens, que
reconhecem com maior facilidade as vanta-
gens deste regime terapéutico.

Torna-se, portanto, essencial, ressalvar a
importancia da adesao a terapéutica.”E entao
importante demonstrar que apesar da profila-
xia ndo reverter os danos ja existentes, permite
estabilizar a doenca impedindo a sua progres-
sdo e degradacao das articulacdes, aliviando
também a dor”

Existe ainda, uma preocupacéo cada vez
maior na adogdo de um regime profildtico
pelas pessoas com hemofilia moderada. Até
recentemente pensava-se que estas pessoas
nao apresentavam um elevado ndimero de he-
morragias, nomeadamente espontaneas, con-
tudo tem-se vindo a olhar de forma diferente
para este grupo, uma vez que algumas destas
pessoas ja apresentam lesdes articulares.

E a realidade em Portugal

“A realidade que assistimos na hemofilia é
que esta é verdadeiramente uma doenca para
a vida"refere Cristina Catarino.

“O diagnostico pode ser assustador, mas
um conforto para os pais € que com o decorrer
dos anos esta doenca torna-se cada vez mais
facil de gerir. Quando as criancas atingem a
idade de ir para a escola ja estao familiariza-
dos com a patologia, reconhecem os sinais
de alarme, e sabem o que fazer em caso de
hemorragia”

Uma vez que a hemofilia, nomeadamente
a hemofilia grave, é diagnosticada geralmente
nos primeiros meses de vida, a gestdo desta
patologia passa pelo envolvimento de toda a
familia, através da educacéao dos pais e, pos-
teriormente, pela educacgao da propria pessoa
com hemofilia.

Refere ainda que a seu ver, a idade mais
complicada é a adolescéncia e afase de jovens
adultos (dos 17-20 anos de idade), sendo esta
a faixa etaria que necessita de maior acom-
panhamento.

A oportunidade de ver os seus doentes
crescer de forma saudavel, desde o momento
que sdo diagnosticados em pequenos e du-
rante as diversas fases das suas vidas até eles
préprios serem pais, € para Cristina Catarino
um dos aspetos mais ricos na sua experiéncia
como médica.



Impacto da profilaxia

A profilaxia foi adotada em Portugal ha
28 anos, mas é pratica recorrente em alguns
paises europeus ha cerca de 50 anos.

“A verdade é que sé conseguimos ver o
efeito de alguma mudanca feita no regime
profilatico apds uns anos, onde se torna evi-
dente as consequéncias destas alteracdes,
quer sejam positivas, quer sejam negativas”

A diferenca da adog¢édo do regime profi-
latico numa pessoa com hemofilia é notdria.
Pela sua experiéncia, verifica que 60% a 70%
das pessoas com hemofilia grave que previa-
mente reportavam 20 a 30 hemorragias por
ano agora reportam 0 hemorragias esponta-
neas por ano.

“Acima de tudo a profilaxia permite ga-
rantir que o doente esteja mais protegido,
relativamente a hemorragias espontaneas e
alteracdes articulares.”

Cristina Catarino relembra um caso em
que a profilaxia alterou a vida de uma pessoa.
Fala-nos de um adulto que segue, com uma
vida ativa, apesar das graves alteragdes, e que
sempre foi resistente a profilaxia. Com a entra-
da no mercado dos medicamentos de duragao
mais prolongada e a promessa de ter de se
puncionar poucas vezes, este paciente aceitou
iniciar terapéutica profildtica. Este novo regime
permitiu-lhe a possibilidade de cuidar da sua
horta e dos seus pequenos negécios e deu-
lhe a sensacdo de ter uma nova vida. Em cada
consulta, vai descrevendo as suas sucessivas
conquistas de independéncia e de objetivos
e, frequentemente, verbaliza o quanto a sua
vida melhorou.
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E o futuro

Cristina Catarino menciona que, no futuro,
asuaambicao é que as pessoas com hemofilia
tenham a oportunidade de viver o menos con-
dicionadas possivel pela doenca, quer fisica
quer psicologicamente. Refere que ambiciona
para os seus pacientes uma vida o mais simi-
lar a vida de uma pessoa sem esta condicao:
“E pensar que estas pessoas podem ter uma
vida normal. Principalmente para as criancas,
a possibilidade de fazerem tudo o que as ou-
tras fazem. A possibilidade de nao terem de
se preocupar demasiado com a sua condicdo.
Que possam andar de escorrega, ir a festas,
participar em atividades fisicas. Tao livres e tao
felizes como os meus filhos”

15

Tenha as suas quotas em dia

0 valor minimo das nossas quotas é de 1,50€ por més!

Em 2022, lembre-se de pdr as suas quotas em dia,
para que possamos continuar a zelar pelos interesses

desta Associacao que € de todos nds.

IBAN: PT50 0035 0063 0005908853024

Ou contacte-nos através do telefone 218598491/ 967209034
ou email: info@aphemofilia.pt
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REvisTy

#10, A5 AVEnT, LRAS Do

ALE

Conhecer a Hemofilia TR0 00 Gy

com o Alex

E uma personagem animada de 10 anos, que pretende ajudar criancas
e também as suas familias a compreender melhor a hemofilia.

O Alex tem uma série de aventuras para contar e com ele podem
aprender a explicar aos amigos e familiares o que é a hemofilia,
ter ideias originais de como ocupar os tempos livres e serem
saudaveis!

A APH colaborou na elaboragdo do ultimo episddio “O mistério
do Campo de Férias”e tem disponivel para entrega os livros
dos episédios 9 e 10. Contactem-nos via email e solicitem o
material.

Poderdo também ter acesso aos episddios em www.
roche.pt

Uma parceria:
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Consorcio Europeu de Hemofilia

Rumo a Suécia para participar no

workshop sobre
economia

O CEH promoveu em Setembro tltimo (9 a
11) um workshop, em Malmo (Suécia) subordi-
nado ao tema Economia em Saude, com foco
nas tendéncias atuais e processos de compra
de tratamentos para doencas hemorrégicas.
QUE MODELO DE ANALISE CUSTO-QUALIDA-
DE PARA A HEMOFILIA?

Com a presenca de varios especialistas e
participacdo de associacdes europeias (e que
contou com a presenca da APH), o encontro
comegou por fazer um ponto de situagdo nos
varios tratamentos disponiveis atualmente no
mundo ocidental para as Hemofilias A e B - fa-
tores de duracdo mais prolongada, fatores de
duragao standard, tratamentos subcutaneos
(ndo-substitutivos) bem como os tratamentos de
terapia génica(tdo aguardados e falados) que es-
tdo anunciados para introducao ainda este ano.

Novidades desde ja para a Hemofilia A,
com o anuncio de um novo produto - Fator
substitutivo intravenoso - fruto da investiga-
¢ao atual e das Ultimas descobertas e que vem
trazer um novo avanco no tratamento da He-
mofilia A.

Denominado Efanesoctocog Alfa, trata-se
de um novo factor VIII de superior duracao,
cujos resultados atuais apontam para uma
semivida a rondar as 37 a 41h; bem mais do

dobro da terapéutica atual para fator VIl de
duracao mais prolongada, o que por si sé per-
mitiria uma profilaxia de 1 x semana ou mesmo
1,5 a 2 semanas, conforme os casos.

Este produto baseado na atual tecnologia
de Fator VIl recombinante tem vindo a apre-
sentar boa eficdcia e seguranca nos ensaios cli-
nicos concluidos até a data, prevendo-se novi-
dades paraintroducdo no mercado ja em 2023.

A investigacdo prossegue também no
campo dos agentes equilibradores que agem
sobre as células que provocam Hemofilia.

Por fim, a terapia génica, tema incontor-
navel nos dias de hoje, mas ainda com parcos
resultados. Fala-se cada vez mais no risco de
trombose, eficacia pouco constante e na pou-
ca elegibilidade de pacientes para este tipo de
tratamento.

Um esclarecimento: com todos estes no-
vos tratamentos fala-se sempre em tratamen-
to, ndo em cura, mesmo no que diz respeito a
terapia génica.

De facto, apesar da pressao da industria
para o licenciamento deste tipo de tratamen-
to (mais préoximo na Hemofilia B do que na A),
continuamos a falar de um tratamento. Um

tratamento que, estando reunidas todas as
condicdes ideais (e sdo muitas) possibilitara
uma “pausa” nos tratamentos que se aspira a
um intervalo entre os 8 a 10 anos.

Contudo, os riscos para a saude continuam
bastante elevados, as consequéncias e efeitos
algo desconhecidos, mas sobretudo a elegibi-
lidade para este tratamento é muito restrita;
entre uns 10% e uns otimistas 25% da popu-
lagdo com Hemofilia (por ex. jovens, criangas e
séniores estdo completamente excluidos deste
tipo de tratamento para j4).

Com tudo isto e sendo diversos os trata-
mentos, uns ja disponiveis, outros a serem
introduzidos ja no decorrer do préximo ano,
0s paises e os seus sistemas de salde véo de-
parar-se com uma questao muito importante
a nivel econémico: Qual o melhor tratamento
a nivel de custo/eficacia?

Sendo que aqui nesta terminologia, efica-
cia abrange a seguranca, estabilidade, abran-
géncia de pacientes, etc.

Mas a questdo relevante para cada pais e
sistema de saude vai ser: qual o melhor trata-
mento que assegure o bindmio incremento de
custo/incremento de eficacia?

>>>
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Esta é sem duvida uma questdo dificil de
responder, numa patologia altamente perso-
nalizavel e com uma diversidade de gravidade
e sintomas entre a populacdo com disturbios
hemorragicos. Com a introducao de novos tra-
tamentos, com respostas diferentes, a questao
complica-se e a pressao nos sistemas de saide
aumenta, ndo significando isto que a popula-
¢ao saia beneficiada.

Atualmente, na Hemofilia B ndo existem
tantos tratamentos a escolha, mas os trata-
mentos atuais de dura¢do mais prolongada
tém mesmo uma acdo significativamente mais
prolongada (pelos padrdes antigos). A terapia
génicatambém estd mais avancada e apresen-
ta melhores resultados e seguranca na B, que
até menos restritiva e a partida com maior du-
racdo de eficacia do que na Hemofilia A (fala-se
ja em 25 anos livre de tratamentos).

Mas esta é uma terapia que, tanto na He-
mofilia A como na B, apresenta um risco de
cancro ndo desprezivel e em termos tecnolégi-
cos, integra muito a cadeia de DNA do pacien-
te. Por outro lado, veja-se que nunca se falou
tanto em risco de trombose para a populacao
com hemofilia como hoje.

Neste momento, coloca-se a todos os in-
teressados a questao de como optar por cada
tratamento? E que condi¢des (clinicas) ditardo
a escolha por este ou outro tratamento?

Qual o custo beneficio? E qual a melhor
escolha para a sociedade?

A atual tendéncia é a terapia génica, mas
esta nao é aplicavel a toda a populacdo e apre-
senta riscos e incertezas relevantes. E com cus-
tos estimados em 2,5M a 3M euros por trata-
mento (pregos de 2022), obriga a refletir se
é uma hipétese a considerar, quando com o
mesmo custo, se podem assegurar tratamen-
tos de primeira linha a uma maior fatia da po-
pulacdo e com mais, sendo total, abrangéncia
e eficacia.

Mas e se analisarmos este custo a 10 anos?
Ai ja teremos um custo a rondar os 250.000 a
300.000€/ano por tratamento, o que apesar
de mais caro face ao custo de uma terapia de
substituicdo, tendo em conta os beneficios
adicionais (menos deslocag¢des, eliminacao
de hemorragias, preservacao de articulagées,
menos ou total desocupacéo de corpos clini-

cos, etc.), entdo ai os custos ja se aproximam
ou igualam as terapias de substituicao atuais.

Isto seria um passo em frente e a compa-
rabilidade colocava-se de forma mais pratica,
caso a terapia génica tivesse a abrangéncia
e segurancga que tém as terapias atuais. Con-
tudo, ainda estamos longe desse estado e os
resultados obtidos nos estudos sdo muito dife-
rentes do que sao obtidos na realidade. Os pe-
rigos reais de trombose e mais ainda, cancro,
intoxicacdo do figado e desconhecimento dos
efeitos a longo prazo da integracdo genética
nas células hepdticas, sdo os argumentos que
distanciam a terapia génica dos tratamentos
atualmente disponiveis (e seguros). Contudo,
também é verdade que o caminho é este e
que apesar dos riscos também ha casos bem
sucedidos e que encorajam a investigacao.

Mesmo assim, as duvidas levantam-se. A
falta de dados vem ao de cima. Muitas varia-
veis sdo de considerar para além do nimero de

hemorragias anuais: nivel de fator ao longo do
tempo, nivel de protecdo das articulagoes, efei-
tos secundarios, interacdo com outras patolo-
gias existentes ou a existir, qualidade de vida,
orcamentos dos sistemas de saude, custo mé-
dio por unidade de fator, taxa de absentismo.

A realidade é que temos ja atualmente fal-
ta de dados para uma decisao que se pretende
célere. Ex: como comparar o nivel de fator (ou
nivel de protecdo) entre tratamentos substitu-
tivos e ndo-substitutivos? Qual a equivaléncia?
Nos ndo-substitutivos ndo ha forma pratica de
medir o nivel de atividade de fator, entdo como
se compara o custo e a qualidade do tratamento?
E qual a equivaléncia de dosagens entre os dois
tratamentos? (por ex. Factor VIl vs emicizumab).

Estas foram, entre outras questbes levan-
tadas e analisadas durante este workshop, as
que serviram de mote a uma longa discussao
sobre os custos de tratamentos, modelos de
comparabilidade, até modelos de Michael Por-



ter (economista americano) foram discutidos,
na tentativa de chegar a um consenso sobre
qual o modelo de valor para a Hemofilia.

Ja no final do workshop, Brian O’Mahony,
defendeu que existem cada vez mais critérios
e tabelas, mas nao dados reais que nos per-
mitam de forma linear estabelecer um mode-
lo que permita aos sistemas de saude utilizar
na gestao dos tratamentos de hemofilia. Isto
acontece porque os préprios tratamentos sao
diferentes, bem como os seus precos e isso
ocorre porque sao tecnologias diferentes.

No fator, por exemplo, ndo ha desperdicio
(é todo administrado), ja no emicizumab nédo
e ha centros de tratamento que mudam a fre-
quéncia de administracdo do tratamento aos
seus pacientes para aproveitarem ao maximo
o medicamento.

A questdo levanta-se mais uma vez na va-
lorizagdo do tratamento e a adaptacdo do mo-
delo de pagamento. A pressao nos sistemas de
saude é enorme, com a indUstria a exigir um
pagamento Unico e a cabeca para a terapia gé-
nica, em detrimento do pagamento ao longo
do tempo das terapias atuais.

E ja que falamos em pagar, porque nao pa-
gar em funcdo da eficicia do tratamento para
cada paciente? O risco partilhado na eficacia
do tratamento ndo seria o mais racional para
uma terapia génica?

E que na terapia genética os resultados
nao sdo garantidos, pode resultar, pode nao
ter efeitos significativos ou mesmo ocorrerem
consequéncia mais graves que levam a morte.
Seria correto (leia-se racional) pagar por um
tratamento destes a cabeca?

No final do workshop, facilmente se con-
cluiu que o pre¢o ndo pode e ndo serd o Unico
critério de escolha em Hemofilia. Com os no-
vos tratamentos que estao a ser introduzidos
mais que nunca, a Seguranca, Eficacia, Quali-
dade e Disponibilidade de Fornecimento, séo
varidveis com um peso significativo na escolha
e que vao colocar desafios quer a nossa comu-
nidade, quer aos orcamentos de cada sistema
de saide em cada pais. Pagamentos anuais ou
alongo prazo séo cada vez mais um problema
devido a restricdes orcamentais e as agéncias
de saude, na sua quase totalidade, ndo estao
autorizadas a negociar a mais de um ano.

Lisboa, 10 de Outubro de 2022

ASSUNTO: AVISO CONVOCATORIA
PARA ASSEMBLEIA-GERAL ORDINARIA
Em formato digital (plataforma Zoom)

Prezado Associado,

De acordo com o disposto do art.° 27 e art.c 31 dos Estatutos des-
ta Associacdo, convoco para o proximo dia 26 de Novembro de 2022
(Sdbado) pelas 14:00 horas, a Assembleia-Geral Ordinaria da APH - As-
sociacdo Portuguesa de Hemofilia e de outras Coagulopatias, que se
reunird utilizando a plataforma digital ZOOM (https://zoom.us), num
periodo que ndo excedera as 3 horas de duragédo e cuja ORDEM DE
TRABALHOS, é a seguinte:

1. Apreciacéo e votacao do Programa e Orcamento para o ano
2023 bem como o parecer do Conselho Fiscal;
2. Informacgoes.

A participacao dos associados nesta Assembleia requererd um pe-
dido de inscricdo escrito, vigente até trinta minutos antes do inicio da
respetiva assembleia, previamente dirigido aos nossos servicos admi-
nistrativos através do e-mail institucional da APH: info@aphemofilia.pt.
Os dados de acesso serdo remetidos para os associados elegiveis a essa
participacéo, isto é, com a quotizacdo em dia.

Por se tratar de um formato inovador, a APH disponibilizard aos as-
sociados que assim o solicitem, através do seu servico administrativo o
apoio informativo necessario para acederem ao aplicativo, sendo que
0 associado tera de assegurar o equipamento informatico e o acesso
deste ao servico de Internet.

Dando cumprimento ainda ao disposto nos Estatutos, art® 28, esta
Assembleia s6 podera funcionar, em primeira convocatéria, desde que
estejam presentes virtualmente, pelo menos, metade dos associados
com direito a voto.

Nao se verificando o condicionalismo previsto no paragrafo ante-
rior, a Assembleia funcionara com qualquer nimero de associados, em
segunda convocatéria, trinta minutos depois da hora marcada para a
primeira.

Com 0s meus cumprimentos,

PRESIDENTE DA MESA DA ASSEMBLEIA-GERAL
Nuno Manuel Ribeiro
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— Segunda Parte

DIA 2

Neste dia, o tema forte foi a terapia génica.
Durante a pandemia, os ensaios clinicos prosse-
guiram em for¢a. Ainda nédo tinha havido opor-
tunidade de no mesmo sitio se partilharem os
resultados de 2020 e 2021. E a primeira sessao
do dia foi precisamente sobre as Perspetivas na
Cura da hemofilia. Falou-se muito sobre terapia
génica, ndo com ailusdo de que amanha ira ser
apresentada a cura, mas sim para divulgar os
promissores avancos que se fizeram. Eembora
amatéria seja altamente complexa do ponto de
vista médico e de investigacéo, esses resultados
sdo entusiasmantes.

Cada ensaio clinico toma um caminho,
com tecnologias diferentes, protocolos que
variam, dosagens, moléculas diferentes, afi-
nacodes bioldgicas. A problematica é grande,
0s cientistas nao estao a mexer com uma te-
rapéutica que atua apenas num mecanismo
bioldgico, que faz uma ligagdo ou que esti-
mula uma resposta de um 6rgao. Ndo estédo a
mexer num botéo, estdo mesmo a mexer no
mecanismo todo e ao mesmo tempo, num me-
canismo com muitas teclas e para o qual ndo
ha manual de instrucdes. Prime-se uma tecla
e espera-se que o resultado seja bom e que o
mecanismo nao avarie.

Em que ponto estamos?

A quase totalidade dos ensaios esta a utili-
zar moléculas AAV (Adeno-associated viruses).
A seguranca na inativagao viral esta perfeita-
mente dominada. Infelizmente verifica-se que
os resultados dos testes em animais ndo foram
iguais ao previsto para testes em humanos. As
diferencas nas mexidas do genoma humano
sdo grandes entre os ensaios em curso. Ja se
conseguiram valores minimos de FIX em pa-
cientes, se bem que com problemas de figado,
que foram tratados com esteroides. A nivel de
FVIII, os nimeros dizem que os paciente trata-
dos apresentam niveis basais de factor muito
baixos (<1%). Varios estudos estao a ser feitos
para compreender este fendmeno, sendo ex-
plicado que as moléculas de FVIIl sao maiores

que as do FIX, esta mais pequena e ja detetada
no espaco extravascular.

Por outro lado, também é verdade que exis-
te uma variedade muito grande de respostas
nos testes em humanos, alguns até com res-
postas 10x superiores.

As células-alvo de FVIll e FIX sdo diferentes e
os testes tém tido riscos baixos, mas ha registos
de tumores no figado.

Ha vérios estudos em curso, com enorme
variabilidade entre os individuos. Persistem
questdes de durabilidade no FVIIl e de variabi-
lidade tanto no FVIll como no FIX. A cura da he-
mofilia B parece ganhar alguma vantagem caso
se consiga produzir FIX suficiente e duradouro.

Radoslaw Kaczmarek apresentou os resulta-
dos promissores de varios estudos, as principais
preocupacdes que inquietam os cientistas, bem
como os problemas que tém de ser resolvidos
por cada pequeno passo que se da: resposta
imunitdria, degradacédo da célula AAV, fraca
resposta do organismo (FVIII) partilha de dados
e resultados, integracdo do vetor ou mesmo a
padronizacdo dos ensaios.

Mas a verdade é que nestes ensaios ja se
conseguiram melhorias na satide dos indivi-
duos, dois anos depois da inoculagéo do gene,
com melhorias inclusive em articulagées-alvo
anteriores ao tratamento ou mesmo zero he-
morragias, verificando melhoria da atividade
de factor nos dois anos seguintes.

Na sessdo seguinte falou-se no acesso glo-
bal das comunidades aos tratamentos. Advo-
cacia dos pacientes e suas causas, colaboracdo
e parcerias foram as palavras-chave ouvidas.
Procura-se eficacia na defesa dos direitos e no
acesso aos tratamentos para a populagdo com
disturbios hemorragicos. Foram relatadas as si-
tuagdes na Nigéria, Bangladesh e Bolivia. Paises
onde o0 acesso aos tratamentos era inexistente e
como o trabalho a nivel das associacdes locais
possibilitou amudanca de mentalidades e a co-
laboracéo entre clinicos, governo, autoridades
de saude e industria farmacéutica.

A WHF reservou uma sessao para revisao
das perspetivas no envelhecimento, onde se

defendeu e alertou para aimportancia de man-
tera atividade fisica, a boa alimentacéo e sobre-
tudo os hébitos de vida saudaveis. Abordaram-
se questdes como exames médicos, interacdo
de medicacgao e o suporte de vida em lares. A
fisioterapia foi defendida, nao s6 como forma
de melhorar o funcionamento e satde de arti-
culagoes alvo, mas também como uma forma
de exercicio. Este tema é algo que a APH tem
vindo a colocar em cima da mesa ja hd bastante
tempo, uma vez que os sistemas de salde nao
se mostram preparados para o envelhecimento
dos cidadaos com disturbios hemorragicos. Tal
como foi dito de forma crua, para os sistemas de
saude, nem era expectével que as pessoas com
hemofilia chegassem a seniores. Ha uns largos
anos, o objetivo era sobreviver, hoje o objetivo
é viver e ter qualidade de vida.

Na parte de tarde realizou-se uma sessao
dedicada a hemofilia adquirida, onde também
decorrem ensaios clinicos com resultados pro-
missores - uma vez mais na dianteira seguem
os resultados obtidos para tratamento da he-
mofilia B.

Finalmente, num dia cheio de terapia gé-
nica, fechou-se o dia com uma anélise e pon-
to de situagdo a novas abordagens na terapia
genética que tém surgido nos ultimos tempos
em varios paises, analisando-se os resultados
de um ensaio que avancou agora para a Fase
2 no hospital de St. Jude - EUA, bem como de
outros que estdo a ser levados a cabo na China
na area da Hemofilia B. Este ultimo mostrando
seguranca e eficacia nos resultados alcanca-
dos e fechando com uma revisdo aos ensaios
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a decorrer presentemente no Japdo. Comum a
todos eles: os melhores resultados alcancados
no tratamento da hemofilia B, com resultados
mais robustos, melhores niveis de fator ao lon-
go do tempo e menos toxicidade.

DIA 3

Este foi o ultimo dia do congresso mundial,
recheado com sessdes sobre novos tratamentos
e abordagens aos mesmos, mas acima de tudo,
dia de balanco e de ponto de situacéo realistico
sobre onde estamos e para onde vamos a nivel
do tratamento.

Esta tarefa esteve entregue a Glenn Pierce,
médico norte-americano e um dos vice-presi-
dentes da WHF, que fez um balanco realistico
da situacdo atual no tratamento da Hemofilia.

Eis as principais ideias:

Os donativos internacionais continuam a
ser essenciais para ajudar os paises com me-
nos capacidades de facultar tratamento a sua
populacdo, mas temos de ter consciéncia que
se fossem cumpridas todas as diretivas da WHF
no que diz respeito ao tratamento, ndo haveria
capacidade a nivel mundial para responder as
necessidades do Mundo em termos de factor.
Por isso, uma nova tecnologia é necessaria e a
terapia génica em hemofilia B parece estar pro-
xima, revelando menos toxicidade, mais estabi-
lidade de factor e mais durabilidade, mas ainda
ndo chegamos la. Para j4, as alternativas que
temos permitem-nos um prazo de protecao na
hemofilia B entre 1 a 2 semanas, e na hemofilia
A superior a 5 dias.

Muito da terapia génica estd a progredir,
mas temos de nos preparar porque ird haver
muitas contraindicacgoes e riscos, e nem todos
poderéo beneficiar da mesma. Muito trabalho
hd ainda a fazer, temos de treinar e melhorar as
associacdes em cada pais, desenvolver e melho-

rar a formagao a nivel dos pacientes e cuidado-

res, e é imprescindivel ter dados crediveis, quer

sobre a populacéo, quer sobre os tratamentos
em desenvolvimento. Em suma:

» A maioria das pessoas com disturbios he-
morragicos ndo é tratada de forma ade-
quada (paises subdesenvolvidos ou com
poucos recursos);

- Otratamento para todos - conforme é pre-
conizado pela WFH - pode nao ser possivel
para todos.

- O tratamento génico para a hemofilia B
pode estar préximo, pelo menos para os
15% da populacdo mundial que puder pa-
ga-lo.

- Paraahemofilia A ainda ndo ha previsoes,
pois os riscos associados a terapia génica
sao muito elevados.

+  Ostratamentos baseados em terapias mo-
leculares sdao provavelmente a solucgdo
para uma cura, a questao é: para quando?

« Assolucgdes para tratar 85% da populacao
mundial ainda ndo existem.

Dando continuidade as sessdes, num ple-
nario foram analisados os riscos e beneficios
desta terapia, e entre os alertas, a durabilidade
estimada de 5 a 10 anos de eficacia, as diferen-
¢cas entre cada individuo, mas mais importante
e que ndo deve ser nunca esquecido: todos
os riscos/beneficios tém que ser ponderados
entre o paciente e o seu médico numa decisao
partilhada.

Foram apresentados diversos resultados
de ensaios em terapias génicas que estdo a
decorrer, sendo evidenciadas as diferencas en-
tre respostas na hemofilia A e na hemofilia B.
De positivo em quase todos eles, as complica-
¢6es mais graves ou infelizmente fatais que se
registaram nestes ensaios foram analisadas e
nao foram relacionadas com o tratamento ad-
ministrado (casos de cancro e tromboses, por

exemplo). Isto ndo quer dizer que foram so su-
cessos. Inflamagdes do figado, niveis elevados/
descontrolados de coagulacao, inexisténcia de
resposta do corpo ao tratamento (falta de efi-
cacia) ou mesmo queda abrupta dos niveis de
factor, sdo algo comum a todos eles.

O otimismo excessivo tem de ser modera-
do, mas também ndo podemos ser excessiva-
mente pessimistas. Temos de ser realistas. Os
passos que se deram sdo motivadores e repre-
sentam avancos cientificos muito grandes, mas
o nivel de seguranca e a eficacia ainda nao fo-
ram alcancados e existem ainda mais questdes
do que certezas.

A manhé prosseguiu com uma sessdo mui-
to interessante sobre terapias ndo baseadas em
factor. E aqui surge mais uma vez a terapia gé-
nica como forma de tratamento, tendo-se ana-
lisado sobretudo os riscos e as limitagdes atuais
a sua utilizacdo, mas a sessao versou sobretudo
sobre diversos estudos feitos ao emicizumab e
0s novos concorrentes que estao para chegar:
Mim8 (em Fase 3 de ensaios), fitusiran (em en-
saio Fase 3) ou concizumab (também em en-
saios) sé para dar alguns exemplos de nomes
que irdo entrar no nosso léxico.

Estas analises debrucaram-se sobretudo
na utilizagdo do emicizumab isoladamente ou
em protocolos com acido tranexamico ou com
acido aminocaproéico. Procuram-se solucbes
que maximizem os efeitos do processo de coa-
gulacdo e minimizem os riscos trombéticos, a
articulacdo com a administracdo de FVIIl ou de
FIX, seus efeitos e, enfim, potenciar de todas as
formas a utilizacao desta terapia nao-substitu-
tiva, recolhendo cada vez mais experiéncia e
dominio da tecnologia.

Percorreu-se ainda uma série de ensaios
com diferentes opgdes e combinagdes de tra-
tamentos, com os mais recentes dados obtidos
em pacientes, como os efeitos alcancados, as
limitagdes, os riscos, mas sobretudo questdes
sobre o que ainda desconhecemos (com espe-
cial énfase as duvidas na terapia génica).

>>>



Existem muitos ensaios com o emicizumab
que estdo a ser realizados com o objetivo de
alargar a sua utilizacdo, de comparar a sua uti-
lizacdo em individuos com e sem inibidores e
sempre com o objetivo de comprovar sistema-
ticamente a sua seguranca.

Alias, foram bastante elucidativos os nime-
ros na adoc¢do desta terapia por todo o mundo
em pacientes com e sem inibidores, estando
neste momento com um crescimento de uti-
lizacdo em tratamentos muito superior aquele
que ocorreu por altura da introducao do FVIII
de duracdo mais prolongada. De forma geral,
0 emicizumab estd a revolucionar o modo de
tratamento da Hemofilia, com provas ja dadas
de seguranca e eficacia em varias idades e fené-
tipos, tornando-se cada vez mais o novo padrao
de tratamento em profilaxia.

Os atuais desafios sao o da sua disponibi-
lizacao a mais paises (acesso ao tratamento),
0 seu custo e a exploracdo de novas solugdes
Nno seu uso para controlo e prevencdo de he-
morragias.

Ha todo um mundo mais préximo de utili-
zacao das chamadas terapias ndo-substitutivas
que ja estao disponiveis e o conhecimento e
dominio das mesmas esta a avancar a um ritmo
alucinante, com as varia¢des e novos medica-
mentos concorrentes que vao ser introduzidos
brevemente (alguns ja aprovados na agéncia
americana do medicamento - FDA).

Debateu-se igualmente a questao de outras
terapias que estdo a ser recuperadas e articula-
das com as terapias atuais disponiveis. Falamos
dos antifibrinoliticos em geral. O acido tranexa-
mico e o acido aminocaproico, muito usados
para pequenas hemorragias, especialmente
na zona da boca, e para extracdes dentarias.
No entanto, a sua aplicagdo atualmente é bas-
tante mais vasta.

Falamos do 4cido tranexamico, que tem
sido objeto de especial atencao dos investiga-
dores em combinagdo com as terapias atuais.
Atualmente, apesar de continuar a ser utiliza-
do especialmente em extracdes dentdrias, os
investigadores estdo a ensaiar a sua utilizagdo
como adjunto do FVIIl e emicizumab, com o
objetivo de promover estabilidade no processo
de coagulagao.

Nao esquecer também que o mesmo esta a
ser também estudado em articulacdo com bai-
xas doses de FVIII para promover e possibilitar
algum tratamento em paises sem condicdes de
o fazer aos seus cidadaos. Como é um produto
bem conhecido, bem tolerado, podera ser uma
solucdo (ainda que longe das boas préticas)
para possibilitar algum tratamento a muitos
pacientes com hemofilia que nao tém acesso.

Dentro deste tema e falando um pouco
sobre os paises que tém dificuldades em provi-
denciar tratamentos, foram dadas a conhecer as
realidades dificeis existentes em paises orientais
e africanos, e as ferramentas usadas para pos-
sibilitar um minimo de cuidados. Falou-se em
profilaxia emocional, gestéo da dor, exercicios
de manutencdo ou de ajuda espiritual. Mas a
ténica comum a todos é o conhecimento, ou
melhor, a falta dele, que conduz a mas praticas,
desconhecimento da patologia e mau ou ine-
xistente tratamento. Uma realidade bem dura
e muito actual ainda para a grande maioria
dos individuos afetados por estas patologias
a nivel mundial.

Noutra sessao falou-se de disturbios hemor-
rdgicos no feminino, tema ao qual a APH tem
dado grande destaque nos ultimos tempos. Tam-
bém se abordaram as mais recentes conclusdes
sobre terapias a adoptar (factor e terapias nao-
substitutivas) em procedimentos cirdrgicos de
pequeno ou grande impacto em individuos com

hemofilia. E mais uma vez voltou-se ao emicizu-
mab, com uma extensa apresentagao dos en-
saios clinicos realizados (ensaios Heaven, ensaios
Stasey) em pacientes sujeitos a cirurgias. Tam-
bém aqui o emicizumab estd a ser largamente
utilizado, isolado ou em complemento com o
factor, com excelentes resultados (embora haja
casos especificos de trombose em estudo). Ha
também ja dados da utilizagdo de concizumab,
e mesmo de fitusiran, embora carecam ainda de
novos desenvolvimentos.

A fechar o dia ainda houve tempo para
uma revisao ao diagndstico e tratamento de
situacoes de hemofilia com inibidores. Aqui
fez-se um comparativo entre as terapias para
tratamento de pessoas com inibidores, antes e
depois do surgimento de terapias nao-substi-
tutivas. Obviamente, o mundo mudou, sendo
um dos avang¢os mais significativos nos ultimos
cinco anos. Temas como a resposta do sistema
imunitario, exposicdo ao Factor VIl vs emicizu-
mab, procedimentos para cirurgia, aplicacdo de
tratamentos em pediatria (em idades <2 anos),
agentes bypass e mesmo a utilizacdo de anti-
fibrinoliticos, foram passadas em revista todas
as ferramentas disponiveis para ultrapassar a
situacdo de inibidores e, claro est4, novamente
o mix de solucdes (préprias de uma patologia
muito individualizada), que permitem encarar
a situacao dos inibidores, com uma confianca
que até a pouco tempo nao existia.

O Congresso Mundial volta a reunir daqui
a dois anos. Até |3, espera-se que novos co-
nhecimentos e melhor acesso as terapias mais
avancadas, eficazes e seguras tragam uma Qua-
lidade de Vida melhorada para todas as pessoas
com um disturbio hemorragico.

A APH quer agradecer aos nossos parceiros
Roche e Sobi pelo o apoio dado a nossa comi-
tiva no Canada.
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do Consorcio Europeu de Hemofilia 2022

(Parte Dozis)

Decorreu nos dias 20 a 22 de maio de
2022 em Basileia, Suica, a 2.2 Conferéncia
Europeia sobre Mulheres e Disturbios He-
morragicos. Rita Tavares esteve pressente em
representacao da APH e do nosso do Comité
de Mulheres.

Dia 21 de Maio — Segundo dia
da Conferéncia (cont.)

O inicio da tarde comegou com uma
sessdo dedicada ao “Envelhecimento e os
disturbios hemorragicos”, moderada por
Yannick Collé (Franca). A Dr.2 Sheila Radha-
krishnan (Reino Unido) teve uma abordagem
abrangente e esclarecedora sobre menopau-
sa: as diferentes fases, as causas para poder
ser uma menopausa precoce, as alteragdes
hormonais que ocorrem, os sintomas associa-
dos e a terapéutica possivel. A Dr.2 Roseline
d'Oiron (Franca) explicou que existem alte-
ragoes no fenoétipo hemorragico conforme
aidade. As pessoas com disturbios hemorra-
gicos (DH) também véo ter as doencas natu-
rais que surgem com a idade, como doencas
cardiovasculares, disfuncao renais e hepatica,
cancro, problemas cognitivos, etc. A esperan-
¢a média de vida aumentou para as pessoas
com DH gracas a evolucdo do conhecimento
das doencas e ao tratamento das mesmas,
mas ainda nao existem dados suficientes que
ajudem a lidar com DH em conjunc¢do com
outras “doencas naturais da idade”. Sera ne-
cessario recolher mais informacao para se
conseguir ter estratégias para tratar pessoas
com DH a passar por estas situagées mais
complexas. Na populagdo em geral os fato-
res VIl e vW aumentam. No entanto, ainda
nao existem muitos estudos em pessoas com
DH para se poder tirar conclusdes assertivas
(a literatura existente é baseada em peque-
nos estudos). Se por um lado ha dados que
indicam que as hemorragias diminuem com

a idade, por outro ndo ha dados suficientes
que expliquem o porqué.

Existem formas de analisar o fenétipo do
paciente antes do mesmo iniciar algum tra-
tamento, mas ainda nao é possivel avaliar
a evolucao das mudangas do fenétipo com
aidade. A Dr.2 Roseline d'Oiron apresentou o
estudo de caso de uma mulher com von Wil-
lebrand tipo 1 que demonstra bem o quanto
é dificil perceber e associar a alteracdo de fe-
noétipo, niveis de fator e outras doengas que
aparecem com o envelhecimento. Com a ida-
de podem aparecer hemorragias em diferen-
tes sitios e com severidades distintas. Como é
o caso da Trombastenia de Glanzmann, que
em idade pediatrica apresenta mais hemor-
ragias bucais e nasais e que, com o avancgar
da idade, passam a surgir mais episédios de
hemorragias gastrointestinais. Pacientes com
afibrinogenemia, com aidade, podem desen-
volver risco trombético, paralelamente ao ris-
co hemorrégico, tornando o tratamento mais
complexo. De acordo com alguns estudos
apresentados, com a idade as pessoas com
DH (hemofilia) apresentam maior tendéncia

para a hipertensao, hepatite e problemas ar-
ticulares, e, no entanto, tém menos acidentes
cardiovasculares. Também existem estudos
nos Paises Baixos com portadoras de Hemo-
filia A. Estas pacientes, em comparagdo com
mulheres da populagdo em geral, exibem
menor mortalidade por enfarte, maior morta-
lidade por hemorragias intracranianas (mui-
to raro) e desordens na coagulacdo. Com a
idade, além da comorbilidade das pessoas
com coagulopatias, também existe a mul-
timorbilidade geral da populacao. Por este
motivo, as pacientes tém de comecar a tomar
multiplos medicamentos (anti-inflamatérios
que podem levar a hemorragias gastrointesti-
nais, paracetamol que pode levar a disfuncao
hepatica, quimioterapia que pode aumentar
episoddios hemorragicos, etc.). Como conclu-
sdo, devemos ter cuidados integrados para a
populagdo mais idosa com DH.

A Dr.2 Rezan Kadir (Reino Unido) juntou-
se ao painel para debater como lidar com as
mudancas em torno da menopausa. Tomar
hormonoterapia aumenta risco cardiovas-
cular? Nao. Pacientes com vW Tipo 3 e 2A
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podem apresentar angioplastia e hemorra-
gias gastrointestinais, FvW nem sempre é
suficiente. E muito importante que haja
uma avaliacao multidisciplinar. A Hema-
tologia tem de convencer a Gastroenterolo-
gia a avaliar internamente e atuar localmen-
te novamente (sdo hemorragias recorrentes
que levam a anemias graves). Somatostatina
ou terapia hormonal e FvW recombinante
com FVIIl podem ser utilizados para prevenir
as hemorragias. Quando surge um primeiro
evento, prevé-se que mais se seguirdao. Com
a multidisciplinaridade e o trabalho conjun-
to, os profissionais de saude devem analisar
tratamentos e resultados, e fazer alteracdes
quando for necessario para melhoria da con-
dicdo clinica.

Abordou-se a menopausa (o que espe-
rar e como explicar as mudancas que as
mulheres terao), conhecendo o que se pode
mudar e perceber que se pode procurar ajuda
para preservar a Qualidade de Vida. As mulhe-
res apresentam diferentes sintomas (calores,
insénias, osteoporose, etc.). O importante é
saber qual a prioridade e procurar a especia-
lidade certa, analisar riscos e beneficios para
poder tomar decisdes. Quando querem saber
0 que aconteceu na altura da menarca e dos
primeiros ciclos menstruais ndo ha registo
nas fichas das raparigas. Agora na menopausa
também ainda é assim. E importante rever o
processo das mulheres na menopausa, rea-
valiar e completar o processo.

As mulheres precisam de ter dados. Tém
capacidade para argumentar e tém ferramen-
tas para conseguir lutar pelo que precisam.

Os sintomas tém de ser tratados, os senti-
mentos tém de ser manifestados, os rela-
cionamentos sexuais também tém de ser
discutidos. Foi a primeira vez que se falou
das mulheres que estdo a envelhecer, e ain-
da bem, porque é necessério. E importante
incluir estas matérias no curriculo escolar.
Pode existir uma menopausa precoce e é im-
portante as raparigas saberem que tém de
estar atentas e nao ignorar a sua vagina. Co-
nhecimento é poder. Problemas ginecologi-
cos encaminham-se para a ginecologia, mas
médicos hematologistas devem melhorar os
seus conhecimentos, quer sobre a menarca,
quer sobre a menopausa. A medicina esta
muito especializada e os médicos cada vez
sabem menos de outras especialidades,
pelo que é importante todos estarem dis-
postos a falar uns com os outros. A mulher
deve partilhar com o seu parceiro o seu es-
tado na pré-menopausa e menopausa. Isto
é muito importante para ele compreender e
poderem os dois ultrapassar uma nova fase
na vida da mulher juntos.

A ultima sessdo, sobre problemas psicos-
sociais, foi moderada por Evelyn Grimberg
(Paises Baixos) e Tatjana Markovic (Sérvia).
Comecou por um resumo das questoes e
temas psicossociais que emergiram das
sessdes entre pares, em que as palavras que
emergiram foram: tempo, vergonha, culpa,
educagdo/conversacao, individualizagdo/
abordagem holistica. As sugestdes que sai-
ram de cada grupo: menarca - red box; um
passe escolar para as raparigas poderem ir
regularmente a casa de banho; plataformas
com informacao adaptadas a idade (como o
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tiktok) para as raparigas. Satide sexual - in-
cluir nos Centros de Tratamento um estudo
sobre experiéncia sexual, conhecer as ferra-
mentas e dispositivos que ajudam a ter uma
vida sexual saudavel e mais intimidade. Pla-
neamento familiar - técnicas de autoajuda.
Envelhecer - menopausa grupos, assuntos de
mulheres. Com Connie Montgomery (EUA) e
Anna Tollwé (Suécia), a Dr.2 Jelisaveta Todo-
rovic (Sérvia), psicéloga e terapeuta familiar,
desenvolveu o tema em trés vertentes dis-
tintas que se complementaram e demonstra-
ram que, se por um lado é preciso ter conhe-
cimento e estar preparada para ter uma
boa comunicagao, por outro sabemos que
viver com um DH durante uma vida ird mol-
dar a nossa forma de estar e viver. Encontrar
ferramentas para autoestima, autoaceitacao,
limites pessoais, comunica¢do assertiva sao
o principal objetivo para conseguir sucesso.
Verifica-se que nao existe “oferta” suficiente
de apoio psicoterapéutico para ajudar as
MDH, e que os encontros entre mulheres tém
um impacto muito positivo nas suas vidas.

O dia terminou com a Exibicdo do filme
Mulheres e Disttirbios Hemorragicos da APH.
Rita Tavares (APH) agradeceu a oportunida-
de de partilhar o documentario e em poucas
palavras resumiu o documentdrio como uma
oportunidade de conhecerem seis mulheres
com seis DH diferentes. Iriam ver mulheres ver-
dadeiras, historias verdadeiras e sentimen-
tos verdadeiros. Deu a certeza de que muitas
das mulheres presentes se iriam identificar em
algum momento. Incluiu que a APH teve como
objetivo mostrar a sua comunidade que exis-
tem mulheres com DH, que também podem
ser severos e especialmente que afetam a sua
Qualidade de Vida.“E tempo de dar atencéo
as maes, as irmas, as suas mulheres, a todas
as mulheres com DH". Teriam oportunidade
de ver um documentério que incluiinformagéao
importante, mas percetivel por qualquer pes-
s0a, e que combina trés pontos de vista sobre
o estado dos cuidados de saude em Portugal, o
das mulheres com DH, o da classe médicaeoda
APH. O video ja esté disponivel no site da APH
e no nosso canal de Youtube, e tem como obje-
tivo também chegar a todas as mulheres e dar
ferramentas para estarem alerta e atentas aos
sinais. Durante a visualizagao do filme, o silén-
cio intercalou com sorrisos e no fim, aplausos!
A APH recebeu muitas manifestagdes positivas
pelo seu trabalho com aquele documentario.

>>>
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O terceiro e ultimo dia teve como foco o
Cuidado Integral. Katja Peltoniemi (Finlandia)
deuinicio a sesséo sobre satide musculoesque-
lética. A Dr.2 Alison Dougall (Irlanda) abordou
a importancia da satide oral e manifestou a
sua indignacdo por ainda haver muitas pes-
soas que nao tém acesso a cuidados de saude
oral nem conhecimento da sua importancia. E
necessario incluir a satide oral nos estudos,
pois as hemorragias e a doenca peridental sdo
sintomas que se devem ter em conta. E ne-
cessario criar formas de acesso a um dentista
sem ter de esperar meses pelo especialista no
servico publico. Ao longo da vida hé fatores
que podem exigir mais atencao das MDH. Nas
mulheres gravidas ha mais hemorragias nas
gengivas e as pessoas param de escovar. De-
vem continuar a escovar, mesmo que exista
sangramento, para evitar uma doenca peri-
gengival. As mdes devem saber como parar a
hemorragia quando nascem os primeiros den-
tes dos filhos. O stress pode originar dores na
articulacdo temporomandibular que reduzem
a Qualidade de Vida. Na menopausa pode sur-
gir a sindrome de boca ardente, por exemplo.
Existem diretrizes que podem ajudar a evo-
luir os cuidados de saude oral. O Dr. Laurent
Frenzel (Franca) abordou de forma muito es-
clarecedora como as pessoas com DH devem
cuidar das suas articulagées. Poderemos ter
uma artropatia, onde, com o sangramento agu-
do ou crénico, uma articulagdo pode passar de
um estado normal a uma situagao de artrite.
Apresentaram-se varios estudos com mulheres
portadoras de Hemofilia que mostravam que a

Sexual health ang Intimacy
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artropatia também existe nas mulheres com
DH. Quando ha hemorragia articular é preciso
parar essa hemorragia através de tratamento on
demand ou profilatico com reposicéo de fatores.
Também é importante prevenir a evolucéo da
artropatia adotando estilos de vida saudaveis
(desportos sem risco traumatico), e fisioterapia
(mas ainda é dificil encontrar especialistas que
tenham conhecimento de DH). A satide dos os-
sos também é importante para as articulagoes,
e a osteoporose surge na altura péds-menopau-
sa e é comum nas mulheres com DH.

Seguiu-se uma sessdo sobre fertilidade,
com Evelyn Grimberg, Anna Tollwé, Diana
Lighezan e Marion Brauer no painel. Foi um
momento intimista em que, se partilharam
experiéncias pessoais sobre fertilidade/in-
fertilidade, todo o lado fisico e sentimental
do processo.

O tema pertinente deficiéncia em ferro
foi abordado numa sessdo com a Dr.2 Anna
Boban. O ferro é um dos minerais essenciais
para o nosso corpo. Ha fases na vida da mulher
em que hd um aumento das necessidades de
ferro, como na gravidez, parto e amamenta-
¢ado, e quando tém hemorragias menstruais
abundantes. Nestas alturas pode ocorrer uma
deplecédo de ferro, diminuicdo da hemoglobi-
na e assim originar uma anemia, que se pode
manifestar com fadiga, fraqueza, tonturas, do-
res de cabeca, incapacidade de fazer tarefas
habituais (escola, trabalho), afetando negati-
vamente a Qualidade de Vida destas mulheres.
Nas MDH, as menstruacdes abundantes todos
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os meses e hemorragias gastrointestinais sao
exemplos de causas para uma redugao de ferro
e o surgimento de anemia. E necessario repor
os niveis de ferro via oral, intravenosa ou até
por transfusdo de sangue. Nao se pode dei-
Xar que uma anemia se prolongue e que a
mulheres com DH, diagnosticadas ou néao,
continuem sem tratamento.

A conferéncia terminou com uma sessdo
moderada por Declan Noone e dedicada ao
ativismo e a importancia das mulheres como
defensoras da causa. Tatjana Markovic apre-
sentou Ativismo 101, e deu como exemplo o
workshop “como ajudar as mulheres a conse-
guir convencer as associa¢des de pacientes”.
Yannick Collé e Evelyn Grimberg falaram de al-
gumas campanhas de consciencializacdo sobre
MDH que foram realizadas na Europa: O CEH
lancou o livro“Bloody Beautiful’; com um filme e
mesa redonda sobre mulhers com DH, no Reino
Unido decorreu a campanha “Talking Red", no
Canadd “Let’s talk, Period” oferece ferramentas
online que podem levar a um diagndstico, e na
Irlanda decorre o estudo“Know Your Flow”. Para
todas as mulheres existem ja aplicacdes como
a CLUE, um calendario menstrual que também
permite as utilizadoras perceber se estdo a ter
um “fluxo menstrual anormal’, de modo a pro-
curarem ajuda clinica para despiste de DH.

Kristine Jansone e Fiona Brennan aborda-
ram a forma como o CEH ofereceu recursos
para promocdo e defesa de direitos, com a
realizacdo anual da Conferéncia sobre Lide-
ranca e da Conferéncia sobre liderancas para
jovens, por exemplo.

A Conferéncia de mulheres este ano divi-
diu-se em trés principais temas: Qualidade
de vida das MDH, o ciclo de vida das MDH e
os Cuidados Integrados. Foram quatro dias
de muita aprendizagem e partilha, com uma
selecdo de temas e formatos de abordagem
excelentes. Neste momento, as mulheres com
DH jé ndo estao a dar os primeiros passos. Es-
tdo sim a correr. E preciso continuar e apro-
veitar todo o conhecimento, os Principios
dos Cuidados e trabalhar com as associacbes
de pacientes de cada pais para conseguir
diagnosticar todas as mulheres e raparigas
com Disturbios Hemorragicos.
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Livro infantil

PEDRO

O primeiro
de escola

Relembramos os nossos associados que se
encontra a venda nas livrarias e grandes
superficies o primeiro livro da colecao
“Pedro”.

Este projeto foi realizado em parceria com a
SOBI e trata-se de um livro dirigido a criangas
dos 6 aos 10 anos e que visa abordar o tema
hemofilia de um modo leve e natural através
do protagonista da histéria, o Pedro.

Através da personalidade descontraida de
Pedro, os autores da histéria pretendem
realcar a importancia de se ter uma vida
dita normal, alertar de forma construtiva e
sensibilizar para a inclusdo de criangas com
doencas raras.

Trata-de de um trabalho com cariz solidario
uma vez que as receitas dos direitos de autor
revertem para a APH.

Uma parceria:




