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2.ª Conferência 
de Seniores 
da APH
Um encontro importante 
quando no avançar 
da idade surgem 
questões de autonomia 
e autovalorização, nas 
quais a hemofilia pode ter 
influência. Procuramos dar 
ao sénior com hemofilia 
melhores ferramentas para 
enfrentar os novos desafios.

O regresso aos eventos 
presentes, fez de 
Copenhaga o maior 
registo de congressistas 
de sempre. Nós 
participámos.

O nosso congresso 
está quase a 
acontecer...
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Editor ial
No mundo real não basta que existam 
mecanismos dedicados à salvaguarda das 
pessoas com coagulopatias em situação de 
emergência 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 peças encaixariam. Essa pessoa seria 
transportada ao centro hospitalar apropriado, os 
profissionais clínicos comunicariam entre si, pois 
– não sabendo, perguntavam; desconhecendo, 
consultavam; sabendo, davam a conhecer e 
interviriam. No fim, se o pior dos cenários 
ocorresse, seria porque nada havia a fazer que 
pudesse impedi-lo. Sem dúvidas nem perguntas 
para os que ficam. 

No mundo real muitas vezes as coisas não 
funcionam. A entropia é a norma e a norma 
não auxilia ninguém num sistema que depende 
completamente do factor humano ideal (o factor 
mais raro de todos, se é que existe realmente).
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al “Hemofilia” é o órgão informativo da Associação Portuguesa de 

Hemofilia e de outras Coagulopatias Congénitas, adiante designada 

por APH. Com uma publicação trimestral, publica diferentes artigos 

médicos e científicos sobre a problemática da hemofilia e outros 

distúrbios hemorrágicos hereditários e sobre as actividades que 

desenvolve regularmente.

De acordo com a lei que rege este tipo de publicações, “Hemofilia” não 

promoverá interesses comerciais nem divulgará produtos e serviços que 

sejam perniciosos à Saúde e Qualidade de vida de todos os seus leitores, 

mas defende a União e Solidariedade entre todas as pessoas com hemofilia 

e outros distúrbios hemorrágicos hereditários, sócias ou não da APH.

“Hemofilia” não é uma publicação técnica ou científica mas poderá 

publicar ou emitir opiniões de especialistas sobre certas matérias que 

serão sempre da responsabilidade dos seus autores, acompanhando a 

investigação científica nesta área, dando delas conhecimento aos seus 

leitores. Tem também uma componente de cultura e lazer.

“Hemofilia” é uma publicação idónea e o seu Director e a Direcção da 

APH assumirão toda a responsabilidade pela sua edição.

“Hemofilia” pugna pela sua autonomia financeira através dos 

patrocínios angariados ou, quando necessário, recorrerá a apoios de 

quaisquer entidades sem contrapartidas que intervenham na orientação 

do seu conteúdo.

O Director

DUALIDADE

Nuno Lopes

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

As coagulopatias são patologias raras. Por conseguinte, raro é o 
profissional de saúde que as compreende perfeitamente, embora 
muitos haja que pensam que as conhecem e ainda mais serão 
aqueles que, vendo-se aquém nesse conhecimento, não dão parte 
fraca para se defenderem (a eles, não aos pacientes). Esta é a nossa 
experiência. Em centros de saúde, em serviços de urgência, em 
situações de emergência, rapidamente concluímos que eles não 
sabem. E nós esperarmos que deem o passo lógico de consultar 
com colegas especialistas é tão irrealista quanto esperarmos que 
se lembrem ao pormenor do(s) capítulo(s) dedicados a patologias 
raras dispersos pelos manuais de medicina que lhes passaram 
pelas mãos nas longas noites de estudo a caminho de se tornarem 
médicas e médicos. 

É este o contexto em que se tornam necessárias medidas como a 
norma 17/2018 da DGS quanto ao encaminhamento de pessoas com 
coagulopatias congénitas, bem como a nossa consciência de que essa 
norma por si só pode não bastar, assim como o mais certo é não bastar 
o Cartão de Pessoa com Doença Rara (que se não o tiverem ou não 
estiver atualizado, pressionem o vosso médico para que o tenham e 
esteja.) Nós, que temos o dever de saber, temos de ter uma postura 
ativa, persuasiva, pedagógica e se tudo isso falhar, reivindicativa, pois 
a nossa vida ou a dos nossos disso pode depender.
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Sintra
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Congresso 

Nacional 

de Hemofilia
PROGRAMA
SEXTA-FEIRA 11 - NOV

18:00 20:00 REGISTO E RECEPÇÃO AOS CONVIDADOS
20:00 21:30 JANTAR
21:30 22:00 ABERTURA DO CONGRESSO: SESSÃO PLENÁRIA
22:00 23:00 DOCUMENTÁRIO: MULHERES

SÁBADO 12 - NOV

09:15 09:50 SESSÃO 1: DEBATE - DISTÚRBIOS HEMORRÁGICOS NAS MULHERES: 
Onde Estamos? Com Ana Rita Tavares (APH)

09:50 10:45 SESSÃO 2: PSICOLOGIA : Desmistificar a Saúde Mental  
com a Dr.ª Isabel Lourinho (Instituto CUF, Porto) e Nuno Lopes (APH)

10:45 11:00 COFFEE BREAK
11:00 12:15 SESSÃO PLENÁRIA 1 - TERAPIA GÉNICA. Moderação: Teresa Pereira (APH)

Drª Cristina Catarino (Santa Maria)
Dr. Miguel Crato (Comissão Nacional de Hemofilia)
Drª Paula Kjöllerstrom (Dona Estefânia)

12:30 14:00 ALMOÇO
14:15 15:30 SESSÃO PLENÁRIA 2 - PROFILAXIA: Antes e Sempre. Moderação de 

Nuno Lopes (APH). Revisão Teórica pela Dr.ª Rita Bernardino (São José)
Dr.ª Ana Palricas Costa (São José)
Dr.ª Sara Morais (Santo António)
Dr. Ramon Salvado (C.H.U.C)
Drª Susana Nobre Fernandes (São João)

15:30 16:00 COFFEE BREAK
16:00 18:30 SESSÕES CONSECUTIVAS:
16:00 16:30 A EVOLUÇÃO NA TERAPÊUTICA. Um percurso muito pessoal  

com José Caetano Martins (APH)
16:30 16:50 UMA CONVERSA SOBRE ENSAIOS CLÍNICOS  

com a Dr.ª Susana Nobre Fernandes (São João) e José Caetano Martins (APH)
16:50 17:20 MEDICINA FÍSICA E DE REABILITAÇÃO: Terapêuticas  

minimamente invasivas com o Dr. Rui Costa (São João)
17:20 17:45 CUIDADOS DE ENFERMAGEM DE PROXIMIDADE  

com a Enf.ª Goreti Navega (C.H.U.C.)
17:45 18:10 DADOS EPIDEMIOLÓGICOS 2021  

com o Dr. Miguel Crato (Comissão Nacional de Hemofilia)
18:10 18:30 PERGUNTAS & RESPOSTAS
18:30 20:00 TEMPO LIVRE
20:00 21:30 JANTAR

DOMINGO 13 - NOV

09:30 10:15 QUESTÕES DE APOIO JURÍDICO Com a Dr.ª Francisca Boniface

10:15 11:00 DEBATE: OS JOVENS E OS DISTÚRBIOS HEMORRÁGICOS 
com moderação de Nuno Lopes (APH)

11:00 11:15 COFFEE BREAK
11:15 13:00 PAINEL INTERNACIONAL
11:15 11:35 TEMA 1 - AÇÕES REALIZADOS NO ÂMBITO DO HOT TWINNING 

com Nelson Damião (Moçambique)
11:35 11:55 TEMA 2 - ATIVIDADES DESENVOLVIDAS PELA LADHA 

com Kaunda da Gama (Angola)
11:55 12:15 TEMA 3 - A ATUAÇÃO INTERDISCIPLINAR ENTRE A UNIVERSIDADE E 

O HEMOCENTRO: um exemplo no Brasil com Francisco Careta (Brasil)
12:15 12:35 TEMA 4 - TESTEMUNHO CLÍNICO com a Dr.ª Conceição Pinto (Cabo Verde)
12:35 13:00 Perguntas & Respostas

13:00 15:00 ALMOÇO & ENCERRAMENTO
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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 distúrbios 
hemorrágicos continuam 
a captar interesse em 
conhecimento.

Pré-Conferências

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

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

te as lacunas existentes nos seus cuidados de 
saúde. Uma vez que os objetivos foram maio-
ritariamente atingidos, a direção do EHC deci-
diu alargar os horizontes e incluir neste grupo 
pessoas com distúrbios hemorrágicos raros. E 
assim nasceu este ano uma denominação nova 
- European Rare & Inhibitor Network (ERIN) / 
Distúrbios hemorrágicos raros e inibidores. Com 
este grupo de trabalho as pessoas com distúr-
bios hemorrágicos raros e inibidores têm mais 
hipóteses de usufruírem do conhecimento, da 
educação e do treino que o EHC proporciona às 
associações nacionais na defesa e na busca por 
melhores cuidados de saúde para todos. 

A Drª Maria Elisa Mancuso palestrou sobre 
as novidades terapêuticas. Estão a decorrer en-
saios com novos produtos recombinantes e não-
substitutivos do factor que têm 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 poderá ver a qualidade de vida melhorar, 
quer pela via de administração, quer no tempo 
alargado entre administrações e sobretudo na 
proteção hemorrágica que estes novos produ-
tos têm revelado. No entanto, apesar da grande 

animação à volta dos ensaios clínicos, ainda te-
remos de esperar um pouco mais até estarem 
devidamente aprovados pelas agências do me-
dicamento.

O dia continuou com atividades promotoras 
de competências e conhecimento dos represen-
tantes e embaixadores oriundos de vários países. 

No final cada um foi desafiado a desenvol-
ver ações nas comunidades nacionais com vista 
a captar as atenções para os distúrbios hemor-
rágicos raros.

Workshop da Comunidade da Platafor-
ma vWD “Das Diretrizes e Princípios à Rea-
lidade” foi conduzido por Fiona Brennan, Oficial 
de Programas Comunitários da EHC. 

Este workshop reuniu várias pessoas com 
a doença de von Willebrand (vWD) e líderes de 
Organizações nacionais (NMO) para trabalharem 
juntos e explorarem questões 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 possível, e pretendeu fornecer 
ideias, exemplos e ferramentas para inclusão e 

Conferência Anual do Consórcio Europeu de Hemofilia (EHC)

Interesse em 
conhecimento
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envolvimento, oferecer apoio entre pares e esti-
mular iniciativas entre os diversos países.

Desde 2015 que a EHC tem tentado  incluir 
a vWD nos programas e atividades, e em 2020 
formou um grupo de trabalho que lídera a Pla-
taforma vWD para aumentar o conhecimento 
sobre os desafios que as pessoas que vivem com 
vWD enfrentam. Esta plataforma procura treinar 
os doentes a chamar atenção para a sua doença 
e exigir esforços mais coordenados no diagnós-
tico e no tratamento das pessoas afetadas por 
esta condição, ao mesmo tempo que promove, 
constrói e mantém uma rede de defensores 
europeus da vWD. É importante  criar uma co-

munidade europeia que colabore estreitamente 
com cada NMO para garantir o intercâmbio de 
informações e experiências e desenvolver uma 
rede funcional.

Já existem desde 2021 Diretrizes interna-
cionais para diagnóstico e tratamento que se 
destinam a apoiar pacientes, médicos e outros 
profissionais de saúde nas suas decisões sobre 
o diagnóstico e tratamento de vWD.

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 ações podem ser tomadas para me-

lhorar o acesso ao tratamento, apoio e cuidados 
e, em geral, como aumentar a consciencializa-
ção sobre esse distúrbio hemorrágico raro mais 
“comum”.

O próximo objetivo é criar os princípios de 
cuidado para a vWD focados no diagnóstico, 
tratamento e acesso ao mesmo.

Foram apresentadas várias dinâmicas de 
grupo para conhecer o que tínhamos em co-
mum, o que procuramos para melhorar a quali-
dade de vida das pessoas com vWD, os diferen-
tes obstáculos com que nos deparamos em cada 
país e que são muitos. 

Discutimos as diferentes necessidades de 
pessoas com vWD e H (Hemofilia) pela perspe-
tiva das NMO e dos centros de referência e mais 
uma vez percebemos que estamos a começar e 
ainda há muito que fazer.

Depois de analisarmos diversos estudos de 
caso, enfrentamos a cruel realidade de que não 
é apenas um diagnóstico tardio ou falta do tra-
tamento mais adequado. Ainda há países onde 
não fazem diagnóstico, onde ainda não há tra-
tamento.

Chegámos 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, começando pelo diagnóstico 
precoce, acesso a tratamento adequado e apoio 
psicológico. Mas para conseguirmos chamar mais 
a atenção, e mostrar a importância que tem, pre-
cisamos de registos oficiais e mais dados. Temos 
de esgotar todas as ferramentas e recursos para 
alcançar os nossos objetivos com ajuda de NMO 
de vários países, EHC, aplicações diversas, os prin-
cípios de cuidados para mulheres com distúrbios 
hemorrágicos, estudos e diretrizes.

>>>
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Conferência

A Conferência Anual do Consórcio Europeu 
de Hemofilia (EHC), teve o seu pleno arranque 
na manhã de dia 7 com as palavras de boas-
vindas a cargo de Jacob Anderesen, presidente 
da Associação de Hemofilia Dinamarquesa. Eva 
Funding (Centro de Hemofilia de Copenhaga) 
descreveu como atualmente os estudos da po-
pulação com distúrbios hemorrágicos teve uma 
evolução muito positiva na qualidade de vida 
(na Dinamarca) comparável à da restante po-
pulação, isto num país 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 diferenças em vários 
indicadores de qualidade de vida se esbateram 
entre a população com e sem Hemofilia. Espe-
rança de vida, empregabilidade, problemas de 
articulações, entre outros indicadores, revelam 
uma diferença (para melhor) entre as gerações 
mais velhas e as mais novas, comprovando a 
melhoria de vida das gerações mais novas que 
tiveram tratamentos diferentes dos que esta-
vam disponíveis nos anos 80 do século passado.

O caso Dinamarquês é exemplar e testemu-
nho dos avanços nos tratamentos dos distúr-
bios hemorrágicos e um exemplo dos reflexos 
positivos para a sociedade em geral, quando os 
tratamentos mais eficazes são disponibilizados 
à nossa comunidade.

Neste país também foi desenvolvida uma app 
para apoio aos pacientes e grupos clínicos através 
de um projeto conjunto da Associação Dinamar-
quesa de Hemofilia, um hospital (Rigdhospitalet), 
uma universidade (Aarthus Universiteshospital) e 
uma empresa informática. Esta app foi desenvol-
vida de base para obter melhor informação para 
os médicos mas sobretudo para os pacientes 

(empowerment), na medida em que a informação 
tanto está disponível para os clínicos como para 
os pacientes, com informação sobre hemorragias, 
datas de administrações, reforços, dores, articu-
lações alvo, etc; tendo interligação direta com a 
Base de Dados do hospital.

A primeira sessão teve como palestrante Me-
rel Timmer, fisioterapeuta dos países Baixos, que 
trouxe à plateia a decisão partilhada em fisiote-
rapia. Fisioterapia de proximidade, comparativa-
mente a fisioterapia num centro de hospitalar 
de tratamento de hemofilia. Fazer fisioterapia 
próximo da área de residência é o resultado de 
uma decisão informada e tomada em consciên-
cia por parte da pessoa que dela necessita, e que 
traz benefícios. No entanto, nos Países Baixos foi 
preciso ultrapassar barreiras por parte dos profis-
sionais de saúde sobre o desconhecimento em 
hemofilia ou por não estarem familiarizados com 
centros de tratamento da mesma. Com a intro-
dução de facilitadores entre os fisioterapeutas 
locais e os profissionais dos centros hospitala-
res, foi possível executar planos de tratamento 
e os ganhos foram substanciais para as pessoas 
que usufruíram de fisioterapia realizada próximo 

da área de residência. Esta abordagem vem dar 
voz ao trabalho de equipa com vista a melhorar 
cada vez mais os cuidados de saúde, não só em 
fisioterapia, mas noutras áreas também.

Jo Eerens, membro do EHC e pessoa com he-
mofilia leve, questionou os presentes; - O que vão 
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. É preciso entender melhor estas pes-
soas que vivem muitas vezes em negação quan-
do algo acontece. Normalmente as hemorragias 
nestas pessoas são subestimadas, não são leva-
das muito a sério, logo sentem-se pacientes de 
segunda ou terceira classe. Como não fazem tra-
tamentos profiláticos e raramente vão ao hospital, 
estas pessoas não são ensinadas a questionarem 
os seus próprios médicos logo quando acontece 
alguma hemorragia esperam que passe… que vá 
ficar tudo bem! Isso terá de mudar.

Da parte da tarde, a indústria também mar-
cou presença, com a Takeda a apresentar um 
pequeno simpósio sobre o uso de tecnologia 
de realidade virtual para o tratamento da dor, 

>>>
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algo que batizaram de “Terapia de distração”, 
onde através da imersão em realidade virtual 
procuram diminuir a ansiedade e a dor associa-
da a tratamentos ou episódios hemorrágicos.

Um simpósio interessante e lúdico sobre 
o aproveitamento da tecnologia de realidade 
virtual, usada em simuladores e em diversões, 
para acalmar e relaxar uma pessoa com receio 
ou ansiedade, quer em tratamentos, quer em 
recuperação de hemorragias.

A Sobi trouxe um debate sobre o processo 
de decisão partilhada, com um paciente, um 
fisiatra, uma hematologista e que contou tam-
bém com um dos membros da Associação 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 decisão agora e no futuro: o direito a 
não mudar de tratamento, o direito a ser esclare-
cido e o direito a perceber se aquele tratamento 
vai ser o melhor para si próprio, à sua condição 
e caso particular.

Mulheres com distúrbios Hemorrágicos 
(MDH) foi uma sessão muito interessante mode-
rada por Evelyn Grimberg (Países Baixos) e Roseli-
ne d’Oirion (França). Debateram-se temas muito 
delicados, na apresentação de Rumana Islam 
(Reino Unido), como o impacto das hemorragias 
ginecológicas comuns em MDH (como endo-
metrioses, hemorragia na ovulação, quisto ová-
rico) na fertilidade. Caso clínico 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 Bräuer (Áustria) 
contou uma história na qual qualquer MDH se 
reconheceria em algum momento da sua vida, 
pois continua a haver diagnósticos tardios, falta 
de qualidade de vida por ausência de tratamen-
to, mesmo nas hemorragias graves e comuns, 
um mesmo sofrimento muitas vezes calado, e 
falta de apoio psicológico. Berndt Jilma (Viena) 
enumerou as várias terapêuticas possíveis para 
as MDH e novos estudos de PT200 já em ensaios 
clínicos em pacientes com HA e vWD 2B. 

Muitas das questões colocadas não tiveram 
resposta, pois ainda não há reconhecimento da 

gravidade das hemorragias nas MDH, quer físico 
quer psícológico.

Será que o facto de não haver número su-
ficiente de registos, estudo, dados, por serem 
doenças raras, é suficiente para justificar a au-
sência de investimento em novas terapias para 
as MDH graves?

Sophie Susen (França) e Eva Funding (Dina-
marca) moderaram a sessão dedicada à Doença 
de von Willebrand (vWD). Depois de se per-
ceber que apesar de já haver diretrizes para o 
diagnóstico e tratamento da vWD, nem sempre 
é fácil para o médico escolher. Segundo Sophie 
Susen, continuamos sem ter registos, dados, es-
tudos, e apesar da evidente reduzida qualidade 
de vida, a mesma não é suficiente para haver 
investimento no desenvolvimento de novos 
tratamentos. Para Mike Makris (RU) apesar de 
haver as diretrizes (publicadas em 2021) e os 
princípios de cuidados (estão a para ser lança-
dos!) para vWD, nem sempre são adaptadas à 
realidade individual do paciente ou do país. Ain-
da há discussões se a profilaxia é ideal, pois pode 

>>>
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mascarar outros problemas. Sunjeev Maini (RU), 
Greta Mulders (Países Baixos) e Manon Degenaar-
Dujardin (Países Baixos) conseguiram defender 
bem a importância de existirem respostas para as 
pessoas com vWD, quer em diagnóstico precoce, 
quer em novas terapêuticas, pois tanto homens 
como mulheres podem ter vWD, a gravidade 
das hemorragias pode ser igual ou superior à de 
uma pessoa com Hemofilia, também têm dores 
crónicas e limitações físicas no seu dia-a-dia, mas 
ainda falta esse reconhecimento e essas respostas.

No final de sexta-feira teve lugar a Assem-
bleia Geral do Consórcio Europeu de Hemofilia, 
com um registo de presenças dos mais elevados 
de sempre e onde a APH se fez representar pelo 
vice-presidente José Caetano Martins e pelo se-
cretário José Gonçalves. De referir ainda que o pla-
no de ação e orçamento para 2023 foi aprovado, 
assim como foi eleita Vice-Presidente das finanças 
Manon Degenaar-Dujardin, dos Países Baixos.

A manhã de sábado iniciou-se com a apresen-
tação do Dr. Robert Klamroth, diretor do serviço 
de hematologia do hospital Vivantes, Alemanha, 
sobre práticas clínicas em terapias de substituição 
e não-substituição e o seu estado atual. 

O Dr. Klamroth começou por referir que a pro-
filaxia é o tratamento de eleição na Alemanha para 
reduzir ao máximo episódios hemorrágicos, 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 níveis sejam atingidos, a realização de 
testes de fármacocinética é fundamental. Se tiver-
mos como objetivo uma boa proteção hemostá-
tica, as intercorrências serão reduzidas e com isso 
preservamos as articulações, logo o aumento da 
qualidade de vida. As melhores práticas de profi-
laxia requerem uma abordagem multidisciplinar 

com objetivos personalizados a cada paciente por-
que cada individuo é um conjunto de variáveis, 
desde o estado das articulações, da atividade física, 
do fenótipo hemorrágico, entre outras que interfe-
rem no resultado final da profilaxia.

Seguidamente Dr. Robert foi explicando o 
ponto de situação dos ensaios e novos tratamen-
tos para a hemofilia e o seu modo de atuação. 
Resumindo, a profilaxia tem-se tornado cada vez 
mais eficaz com os novos concentrados de fator 
de semi-vida mais prolongada a espaçarem as ad-
ministrações para uma a duas vezes por semana, 
e os agentes terapêuticos não-substitutivos de 
fator a serem cada vez mais tidos em conta. A par 
destes, a terapia génica começa a ser uma opção 
em cima da mesa nalguns países da Europa, mas 
ainda em fase de ensaios clínicos. Apresentou-se, 
ainda, como novo recombinante que se espera 
estar no mercado europeu em 2023 o produto 
BIVv001 em fase III dos ensaios clínicos, que con-
siste em FVIII recombinante, cuja persistência no 
organismo será maior do que os atuais recombi-
nantes, tornando possível diminuir o número de 
injeções mantendo a eficácia. 

De seguida, Eke Hullegie, uma neerlandesa 
portadora de hemofilia A, apresentou o seu per-
curso de vida, onde após algumas intervenções 
cirúrgicas, durante as quais fez terapêutica 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 experiência 
como paciente em ensaio clínico de produto 
concizumab, um anti-TFPi pertencente à classe 
das terapias não-substitutivas. 

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

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

A Drª Flora Peyvandi fez um resumo sobre 
o atual estado dos ensaios clínicos que estão a 
decorrer sobre a terapia génica. Quer na Hemo-
filia A quer na Hemofilia B estão a decorrer en-
saios com vários pacientes por todo o mundo, 
encontrando-se alguns deles na Fase III. Outros 
estão na fase de recrutamento. Os resultados 
apontam para melhores níveis de fator na he-
mofilia B do que na hemofilia A. Na hemofilia 
B, os níveis parecem permanecer mais altos e 
de forma mais estável. Na hemofilia A, obser-
varam-se redução dos níveis de FVIII para 12% 
ao fim de 2 anos após administração da tera-
pia, que reduziram para 9% de expressão ao 
fim de 3 anos. A partir desses primeiros anos, 
tudo indica que os níveis de fator continuam 
a diminuir mas de forma mais gradual. Atual-
mente ainda não se conhece até quando será 
possível detetar FVIII, ou seja, qual a persistência 
da terapia génica na Hemofilia A. Relativamente 
à técnica propriamente dita, esta passa pelo uso 
de AAV, que são os vírus vetores da informação 
genética alterada. Idealmente estes vetores não 
deveriam integrar-se no genoma dos pacientes 
mas, em algumas situações, essa integração 
acontece, com possíveis efeitos secundários 
desconhecidos. 

Esta é uma das questões que tem de ser 
esclarecida nesta terapia. Por outro lado, outros 
possíveis efeitos secundários poderão estar as-
sociados, nomeadamente, níveis de fator des-
controlados muito superiores aos máximos ad-
missíveis, problemas relacionados com o fígado 
dos pacientes, entre outros. 

>>>
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O problema maior é a integração dos genes, 
pois as doses dadas nas terapias génicas para o 
tratamento de hemofilia são 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 já sem asso-
ciação à terapia génica. Um clínico presente no 
congresso lembrou que o nosso fígado tem mi-
lhões de células parasitárias que também terão 
integração genética com as células introduzidas, 
com consequências ainda desconhecidas.

Como se disse, apesar das muitas dúvidas 
que persistem, o caminho parece ser este e os 
ensaios clínicos apresentam-se estimuladores da 
continuidade da investigação, que decorre pa-
ralelamente a novos tratamentos que também 
estão a ser introduzidos.

E, de facto, o próprio tratamento é um desa-
fio. Na teoria, estamos a falar de uma inoculação 

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

Na prática foram, dezenas de recolhas de 
amostras de sangue no pré e pós-tratamento, 
baterias de exames, quer físicos, quer psicoló-
gicos, e isto de forma intensiva ao longo de vá-
rios meses. Adicionalmente, Brian O’Mahony 
teve de tomar doses de supressores para que 
o fígado não rejeitasse as células introduzidas 
no organismo.

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

Foi uma decisão muito ponderada, extensi-
vamente discutida com o seu médico e com a 
sua família, pois como lembrou e bem, é um pas-
so sem possibilidade de retorno, e há riscos não 
desprezíveis. Falou do que ponderou até chegar 
à decisão de avançar e da lista de expectativas 
realistas que tinha em relação ao tratamento.

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

Todos são unânimes que ainda há muito 
para se conhecer e compreender. De qualquer 
forma, a tomada de decisão da adesão, ou não, 
aos ensaios clínicos deve ser sempre uma de-
cisão partilhada entre médico e paciente. Os 
pacientes devem ser totalmente informados 
de todas as questões, riscos, efeitos secundá-

rios, gestão de expectativas a que poderão estar 
sujeitos caso optem por esta via. É uma deci-
são pessoal que deve ser tomada com base em 
grande conhecimento.

No regresso aos trabalhos após um intervalo, 
a voz do Professor Dr. Oldenburg escutou-se na 
sala ao discursar sobre a relevância em manter 
o fígado saudável, sobretudo se pensarmos em 
terapia génica e no excelente desempenho que 
esta exige ao órgão.  Além de patologias previa-
mente existentes que afetam a saúde do fígado, 
a terapia génica está aí para exigir um esforço 
extraordinário ao mesmo por via dos milhões de 
células infundidas. Em suma, são desafios novos 
e pouco conhecidos para o órgão responsável 
em lidar com os vírus vetores da informação ge-
nética alterada. A monitorização clínica regular é 
fundamental, faz parte das linhas orientadoras, 
logo hepatologistas especializados em terapia 
génica também são necessários. 

Ainda na tarde de sábado, teve lugar o 
aguardado debate dos jovens. Duas questões 
pertinentes foram colocadas:  “Com o avanço 
das terapêuticas, a redução das hemorragias, 
melhores articulações e resultados, devemos 
concentrar-nos no desenvolvimento de centros 
de excelência ou investir na telemedicina?” “Os 
centros de excelência são o lar da experiência, 
mas os centros locais abrigam uma relação ao 
longo da vida com os prestadores de cuidados 
de saúde. O que é mais importante, confiança ou 
experiência?” Perante tais questões cada equipa 
de jovens discursou e defendeu determinado 
ponto de vista e o público presente foi convida-
do a votar para o veredito final. No final ganham 
todos, pelo agitar de consciências.

A finalizar o dia de trabalhos houve lugar a 
várias apresentações relâmpago (SLAM) mode-
rado por Miguel Crato e subordinado aos temas 
Centros de Referência vs Telemedicina e por ou-
tro lado Confiança (nos clínicos) vs Especialistas. 

Um animado debate que contou com a vo-
tação 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 são. 

A noite caiu e houve lugar a um jantar festi-
vo onde estiveram presentes mais de 400 pes-
soas de 35 países, um registo histórico na vida 
do EHC.
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Mexer para quê?
É do conhecimento da maioria das pessoas 

da nossa comunidade o benefício da prática de 
exercício físico regular e orientado, com largo 
aproveitamento se acompanhado de um plano 
de fisioterapia na recuperação do sistema mús-
culo-esquelético de pacientes com distúrbios 
hemorrágicos. Isto possibilita às pessoas com 
coagulopatias o reforço da sua saúde, a dimi-

Este guia prático informativo na temática 
da deficiência, engloba questões que na sua 
maioria chegam à APH, remetendo-se o seu 
estudo mais aprofundado para a legislação que 
lhes respeita e respetivo processamento para 
as entidades. 

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

Para receber o seu kit desportivo 
ou o guia sobre legislação, basta 
solicitar para o email  
info@aphemofilia.pt o seu envio.  

Ambas as publicações estão 
disponíveis para envio gratuito 
aos nossos associados, via CTT.

Novas publicações 
da APH disponíveis

nuição de episódios hemorrágicos 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 temática do despor-
to e da reabilitação para pacientes com coagu-
lopatias congénitas, concebendo e dando vida 
ao projeto “Desporto é mais Saúde”, inserido no 
programa de financiamento a projetos conce-
dido pelo INR, IP. 

Para este projeto “Desporto é mais Saúde” 
criámos um Kit Desportivo de distribuição gra-
tuita aos associados que inclui a publicação cien-
tífica “Mexer para quê? - guia de orientações para 
o exercício físico de pessoas com coagulopatias” 
da autoria da técnica Paula Alves, uns óculos e 
uma touca de natação.

Estamos muito orgulhosos do resultado fi-
nal deste grande projecto e queremos partilhá-
-lo consigo! 

Boa prática desportiva para todos!

Guia dos Apoios
No âmbito do projeto aceite pelo Programa 

Nacional de Financiamento a Projectos do INR, IP, 
a APH compilou um guia sobre legislação com 
temas de interesse para a nossa comunidade, 
sobre a orientação e cooperação da nossa jurista, 
a Dra. Francisca Boniface.
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Apoios:

De 23 a 25 de Setembro estiveram reuni-
dos no Hotel Tryp em Leiria os nossos mem-
bros com mais anos de experiência em distúr-
bios hemorrágicos.

Após a receção e boas-vindas no final do dia 
de sexta-feira, a manhã de sábado teve as hon-
ras de abertura dos trabalhos com a Paula Alves. 
Atividade física: as melhores práticas. O aumento 
da esperança de vida também é uma realidade 
na nossa comunidade, logo há que tomar cuida-
dos redobrados para um bom envelhecimento e 
com o aparecimento de morbilidades associadas 
aos séniores. Nesta sessão ligeiramente teórica, 
Paula Alves focou com intensidade que a prática 
regular de atividade física fortalece a boa forma 
física, psicológica e social além de reduzir com-
portamentos sedentários. Dentro das limitações 
de cada um há variadas atividades passíveis de 
serem realizadas, tais como ginástica, hidroginás-
tica, natação, dança, caminhar, andar de bicicleta, 
entre outros. Sempre em movimento na sala, 
nesta primeira sessão, a professora despertou o 
interesse nos presentes para a sessão ao ar livre 
do dia seguinte.

Na segunda sessão da manhã de sábado, 
a fisioterapeuta Inês Martins do Centro Hos-
pitalar e Universitário de Lisboa Norte (Santa 
Maria) trouxe-nos o tema da reabilitação pós-
-artroplastia no contexto da hemofilia. 

2.ª Conferência 
de Seniores da APH
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A terapeuta Inês Martins assinalou que os ca-
sos de pessoas com hemofilia sujeitas a uma pró-
tese total do joelho são escassos naquele centro 
de referência para as coagulopatias, mas, mesmo 
assim, o conhecimento adquirido permite que 
se desenvolva uma sensibilidade à patologia, 
fundamental para um acompanhamento futuro 
com cada vez mais competências. Na hemofilia, 
o avançar da degradação das articulações-alvo 
(identificadas pelas hemartroses frequentes) leva 
ao desenvolvimento da chamada artropatia he-
mofílica, que danifica a cartilagem, a membrana 
sinovial e o osso subcondral. Vão surgindo fibro-
ses das estruturas periarticulares, o que provoca 
rigidez na articulação. Se esta degradação ocorre 
no joelho, a artroplastia total é o tratamento de 
eleição para aliviar a dor, corrigir deformidades 
e manter a estabilidade e função do joelho nas 
atividades do dia-a-dia.

Após a cirurgia, a reabilitação deve iniciar-se 
o mais precocemente para preservar a mobili-
dade e a força muscular das articulações, assim 

como reduzir a inflamação e a dor. Depois dos 
primeiros passos a dar no internamento (exercí-
cios de mobilidade e ativação, treino de subida, 
marcha, transferência), o paciente prossegue a 
reabilitação no ambulatório (mobilidade, ampli-
tude, fortalecimento, proprioceção). Em todo o 
processo, é necessário que haja entre fisiotera-
peuta e paciente uma empatia mútua, mercê 
da comunicação e da partilha de expectativa 
que permitam o antecipar de cenários condi-
cionantes da recuperação.

Após o almoço, a sessão Enfermeiro-Pa-
ciente Sénior foi-nos apresentada pelas en-
fermeiras Carla Ana Resende e Carla Pina do 
Centro Hospitalar Universitário Lisboa Norte. 
A comunicação é inerente à natureza humana 
e sendo a comunicação a base de qualquer 
relação e a única forma de construir uma rela-
ção saudável, esta é indispensável para uma 
boa interação entre o profissional de saúde 
(enfermeiro) e o paciente. A população sénior 
com problemas de saúde e com dificuldades 
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nas atividades de vida diária apresenta baixos 
níveis de autonomia e altos níveis de depres-
são e ansiedade. O enfermeiro é o elemento 
da equipa multidisciplinar que nos momentos 
em que comunica com o paciente sénior tem 
a formação específica para estar atento a si-
tuações relacionadas com as comorbilidades 
e problemas adicionais, atuando em conformi-
dade. A comunicação é relevante no dia-a-dia 
do enfermeiro como cuidador por excelência, 
e é a principal ferramenta de que o enfermeiro 
dispõe com uma abordagem multidimensio-
nal que engloba aspetos físicos, 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 sessão de 
speak-out onde todos os participantes tive-
ram oportunidade de expressarem as mais 
variadas preocupações. 

Na manhã de domingo aconteceu a parte 
prática da atividade física, com Paula Alves a 
organizar alguns jogos adaptados às circuns-
tâncias físicas 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 última sessão do evento, ainda na ma-
nhã de domingo, a psicóloga Mariana Baldi, 
uma das autoras do estudo “Compreender 
para melhor viver com Hemofilia” publicado 
em 2021 pela APH, diferenciou a experiên-
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 importância 
maior devido à sua intensidade e continuida-
de (provocando limitações e impedimentos) 
ao longo da vida.

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 lhes permitam fazer 
frente às possíveis dificuldades quotidianas. 
Mais uma vez se realçou que não 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 avançar da idade surgem questões de 
autonomia e autovalorização, na métrica das 
quais a hemofilia pode ter influência e delimi-
tar a tomada de decisões. Desmistificar a con-
sulta de psicologia pode tornar cada situação 
mais clara e providenciar ao sénior com he-
mofilia melhores ferramentas para enfrentar 
os novos desafios.

Na realização 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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Segundo Cristina Catarino, responsável 
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 
últimos anos.

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

Nos cinco centros de referência que exis-
tem em Portugal, as pessoas com hemofilia 
têm acesso não só a terapêuticas inovado-
ras, mas também a equipas multidisciplinares 
constituídas por especialistas de diversas áreas 
que garantem os melhores cuidados de saúde.

Cristina Catarino menciona que existem 
diferenças nas pessoas com hemofilia em ida-
des mais avançadas relativamente às mais jo-
vens.

Atualmente, verificamos que existem te-
rapêuticas inovadoras que permitem um pa-
norama mais positivo, caracterizado por uma 
menor incidência, quer de hemorragias, quer 
de lesões articulares, quer de infeções conse-
quentes da terapêutica. 

Prevenir ao invés de tratar 

A profilaxia na hemofilia surgiu em Portu-
gal no ano de 1994 em jovens na altura entre 
os 9 a 10 anos. Atualmente, a profilaxia é ini-
ciada cerca dos 12 meses de idade. Este início 
precoce do tratamento promove um núme-
ro inferior de hemorragias espontâneas bem 
como uma maior saúde articular. Cristina Cata-
rino partilha que apesar de atualmente a pro-
filaxia ser prática recorrente, ainda há pessoas, 
especialmente em idades mais avançadas, que 
não se encontram totalmente receptivas a esta 
prática. Isto leva a que exista uma maior ade-
são terapêutica, em pessoas mais jovens, que 
reconhecem com maior facilidade as vanta-
gens deste regime terapêutico.

Torna-se, portanto, essencial, ressalvar a 
importância da adesão à terapêutica. “É então 
importante demonstrar que apesar da profila-
xia não reverter os danos já existentes, permite 
estabilizar a doença impedindo a sua progres-
são e degradação das articulações, aliviando 
também a dor.”

Existe ainda, uma preocupação cada vez 
maior na adoção de um regime profilático 
pelas pessoas com hemofilia moderada. Até 
recentemente pensava-se que estas pessoas 
não apresentavam um elevado número de he-
morragias, nomeadamente espontâneas, con-
tudo tem-se vindo a olhar de forma diferente 
para este grupo, uma vez que algumas destas 
pessoas já apresentam lesões articulares.

E a realidade em Portugal 

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

 “O diagnóstico pode ser assustador, mas 
um conforto para os pais é que com o decorrer 
dos anos esta doença torna-se cada vez mais 
fácil de gerir. Quando as crianças atingem a 
idade de ir para a escola já estão 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 gestão desta 
patologia passa pelo envolvimento de toda a 
família, através da educação dos pais e, pos-
teriormente, pela educação da própria pessoa 
com hemofilia. 

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

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

À conversa com a Dra.

Cristina Catarino 
sobre Hemofilia A
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Impacto da profilaxia

 A profilaxia foi adotada em Portugal há 
28 anos, mas é prática recorrente em alguns 
países europeus há cerca de 50 anos. 

 “A verdade é que só conseguimos ver o 
efeito de alguma mudança feita no regime 
profilático após uns anos, onde se torna evi-
dente as consequências destas alterações, 
quer sejam positivas, quer sejam negativas”. 

A diferença da adoção do regime profi-
lático numa pessoa com hemofilia é notória. 
Pela sua experiência, verifica que 60% a 70% 
das pessoas com hemofilia grave que previa-
mente reportavam 20 a 30 hemorragias por 
ano agora reportam 0 hemorragias espontâ-
neas por ano. 

“Acima de tudo a profilaxia permite ga-
rantir que o doente esteja mais protegido, 
relativamente a hemorragias espontâneas e 
alterações 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 alterações, e que 
sempre foi resistente à profilaxia. Com a entra-
da no mercado dos medicamentos de duraçao 
mais prolongada e a promessa de ter de se 
puncionar poucas vezes, este paciente aceitou 
iniciar terapêutica profilática. Este novo regime 
permitiu-lhe  a possibilidade de cuidar da sua 
horta e dos seus pequenos negócios  e deu-
lhe a sensação de ter uma nova vida. Em cada  
consulta, vai descrevendo as suas sucessivas 
conquistas de  independência e de objetivos 
e, frequentemente, verbaliza o quanto a sua 
vida melhorou. 

E o futuro 

Cristina Catarino menciona que, no futuro, 
a sua ambição é que as pessoas com hemofilia 
tenham a oportunidade de viver o menos con-
dicionadas possível pela doença, quer física 
quer psicologicamente. Refere que ambiciona 
para os seus pacientes uma vida o mais simi-
lar à vida de uma pessoa sem esta condição: 
“É pensar que estas pessoas podem ter uma 
vida normal. Principalmente para as crianças, 
a possibilidade de fazerem tudo o que as ou-
tras fazem. A possibilidade de não terem de 
se preocupar demasiado com a sua condição. 
Que possam andar de escorrega, ir a festas, 
participar em atividades físicas. Tão livres e tão 
felizes como os meus filhos.”

Tenha as suas quotas em dia
O valor mínimo das nossas quotas é de 1,50€ por mês!

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

desta Associação que é de todos nós.

IBAN: PT50 0035 0063 0005908853024

Ou contacte-nos através do telefone 218598491 / 967209034 
ou email: info@aphemofilia.pt
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É uma personagem animada de 10 anos, que pretende ajudar crianças 
e também as suas famílias 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 
saudáveis!

A APH colaborou na elaboração do último episódio “O mistério 
do Campo de Férias” e tem disponível para entrega os livros 
dos episódios 9 e 10. Contactem-nos via email e solicitem o 
material.

Poderão também ter acesso aos episódios em www.
roche.pt

Conhecer a Hemofilia 
com o Alex

Já conhecem 
o Alex?

U
m

a 
 p

ar
ce

ria
:



  Jul  Ago  Set  2022  hemofilia | 17

O CEH promoveu em Setembro último (9 a 
11) um workshop, em Malmo (Suécia) subordi-
nado ao tema Economia em Saúde, com foco 
nas tendências atuais e processos de compra 
de tratamentos para doenças hemorrágicas. 
QUE MODELO DE ANÁLISE CUSTO-QUALIDA-
DE PARA A HEMOFILIA?

 
Com a presença de vários especialistas e 

participação de associações europeias (e que 
contou com a presença da APH), o encontro 
começou por fazer um ponto de situação nos 
vários tratamentos disponíveis atualmente no 
mundo ocidental para as Hemofilias A e B - fa-
tores de duração mais prolongada, fatores de 
duração standard, tratamentos subcutâneos 
(não-substitutivos) bem como os tratamentos de 
terapia génica(tão aguardados e falados) que es-
tão anunciados para introdução ainda este ano.

 
Novidades desde já para a Hemofilia A, 

com o anúncio de um novo produto - Fator 
substitutivo intravenoso - fruto da investiga-
ção atual e das últimas descobertas e que vem 
trazer um novo avanço no tratamento da He-
mofilia A.

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

dobro da terapêutica atual para fator VIII de 
duração mais prolongada, o que por si só 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 VIII recombinante tem vindo a apre-
sentar boa eficácia e segurança nos ensaios clí-
nicos concluídos até à data, prevendo-se novi-
dades para introdução no mercado já em 2023.

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

Por fim, a terapia génica, tema incontor-
nável nos dias de hoje, mas ainda com parcos 
resultados. Fala-se cada vez mais no risco de 
trombose, eficácia 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, não em cura, mesmo no que diz respeito à 
terapia génica.

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

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

Contudo, os riscos para a saúde continuam 
bastante elevados, as consequências e efeitos 
algo desconhecidos, mas sobretudo a elegibi-
lidade para este tratamento é muito restrita; 
entre uns 10% e uns otimistas 25% da popu-
lação com Hemofilia (por ex. jovens, crianças e 
séniores estão completamente excluídos deste 
tipo de tratamento para já).

 
Com tudo isto e sendo diversos os trata-

mentos, uns já disponíveis, outros a serem 
introduzidos já no decorrer do próximo ano, 
os países e os seus sistemas de saúde vão de-
parar-se com uma questão muito importante 
a nível económico: Qual o melhor tratamento 
a nível de custo/eficácia?

Sendo que aqui nesta terminologia, eficá-
cia abrange a segurança, estabilidade, abran-
gência de pacientes, etc.

Mas a questão relevante para cada país e 
sistema de saúde vai ser: qual o melhor trata-
mento que assegure o binómio incremento de 
custo/incremento de eficácia?

 

Consórcio Europeu de Hemofilia

Rumo à Suécia para participar no 

workshop sobre 
economia

>>>
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Esta é sem dúvida uma questão difícil de 
responder, numa patologia altamente perso-
nalizável e com uma diversidade de gravidade 
e sintomas entre a população com distúrbios 
hemorrágicos. Com a introdução de novos tra-
tamentos, com respostas diferentes, a questão 
complica-se e a pressão nos sistemas de saúde 
aumenta, não significando isto que a popula-
ção saia beneficiada.

 
Atualmente, na Hemofilia B não existem 

tantos tratamentos à escolha, mas os trata-
mentos atuais de duração mais prolongada 
têm mesmo uma ação significativamente mais 
prolongada (pelos padrões antigos). A terapia 
génica também está mais avançada e apresen-
ta melhores resultados e segurança na B, que 
até menos restritiva e à partida com maior du-
ração de eficácia do que na Hemofilia A (fala-se 
já 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 não desprezível e em termos tecnológi-
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 população 
com hemofilia como hoje.

 
Neste momento, coloca-se a todos os in-

teressados a questão de como optar por cada 
tratamento? E que condições (clínicas) ditarão 
a escolha por este ou outro tratamento?

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

A atual tendência é a terapia génica, mas 
esta não é aplicável a toda a população e apre-
senta riscos e incertezas relevantes. E com cus-
tos estimados em 2,5M a 3M euros por trata-
mento (preços de 2022), obriga a refletir se 
é uma hipótese a considerar, quando com o 
mesmo custo, se podem assegurar tratamen-
tos de primeira linha a uma maior fatia da po-
pulação e com mais, senão total, abrangência 
e eficácia.

Mas e se analisarmos este custo a 10 anos? 
Aí já 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 
substituição, tendo em conta os benefícios 
adicionais (menos deslocações, eliminação 
de hemorragias, preservação de articulações, 
menos ou total desocupação de corpos clíni-

cos, etc.), então aí os custos já se aproximam 
ou igualam às terapias de substituição atuais.

Isto seria um passo em frente e a compa-
rabilidade colocava-se de forma mais prática, 
caso a terapia génica tivesse a abrangência 
e segurança que têm as terapias atuais. Con-
tudo, ainda estamos longe desse estado e os 
resultados obtidos nos estudos são muito dife-
rentes do que são obtidos na realidade. Os pe-
rigos reais de trombose e mais ainda, cancro, 
intoxicação do fígado e desconhecimento dos 
efeitos a longo prazo da integração genética 
nas células hepáticas, são os argumentos que 
distanciam a terapia génica dos tratamentos 
atualmente disponíveis (e seguros). Contudo, 
também é verdade que o caminho é este e 
que apesar dos riscos também há casos bem 
sucedidos e que encorajam a investigação.

 
Mesmo assim, as dúvidas levantam-se. A 

falta de dados vem ao de cima. Muitas variá-
veis são de considerar para além do número de 

hemorragias anuais: nível de fator ao longo do 
tempo, nível de proteção das articulações, efei-
tos secundários, interação com outras patolo-
gias existentes ou a existir, qualidade de vida, 
orçamentos dos sistemas de saúde, custo mé-
dio por unidade de fator, taxa de absentismo.

 
A realidade é que temos já atualmente fal-

ta de dados para uma decisão que se pretende 
célere. Ex: como comparar o nível de fator (ou 
nível de proteção) entre tratamentos substitu-
tivos e não-substitutivos? Qual a equivalência? 
Nos não-substitutivos não há forma prática de 
medir o nível de atividade de fator, então como 
se compara o custo e a qualidade do tratamento? 
E qual a equivalência de dosagens entre os dois 
tratamentos? (por ex. Factor VIII vs emicizumab).

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

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

 
Já no final do workshop, Brian O’Mahony, 

defendeu que existem cada vez mais critérios 
e tabelas, mas não dados reais que nos per-
mitam de forma linear estabelecer um mode-
lo que permita aos sistemas de saúde utilizar 
na gestão dos tratamentos de hemofilia. Isto 
acontece porque os próprios tratamentos são 
diferentes, bem como os seus preços e isso 
ocorre porque são tecnologias diferentes.

No fator, por exemplo, não há desperdício 
(é todo administrado), já no emicizumab não 
e há centros de tratamento que mudam a fre-
quência de administração do tratamento aos 
seus pacientes para aproveitarem ao máximo 
o medicamento.

A questão levanta-se mais uma vez na va-
lorização do tratamento e a adaptação do mo-
delo de pagamento. A pressão nos sistemas de 
saúde é enorme, com a indústria a exigir um 
pagamento único e à cabeça para a terapia gé-
nica, em detrimento do pagamento ao longo 
do tempo das terapias atuais.

E já que falamos em pagar, porque não pa-
gar em função da eficácia do tratamento para 
cada paciente? O risco partilhado na eficácia 
do tratamento não seria o mais racional para 
uma terapia génica?

É que na terapia genética os resultados 
não são garantidos, pode resultar, pode não 
ter efeitos significativos ou mesmo ocorrerem 
consequência mais graves que levam à morte. 
Seria correto (leia-se racional) pagar por um 
tratamento destes à cabeça? 

 
No final do workshop, facilmente se con-

cluiu que o preço não pode e não será o único 
critério de escolha em Hemofilia. Com os no-
vos tratamentos que estão a ser introduzidos 
mais que nunca, a Segurança, Eficácia, Quali-
dade e Disponibilidade de Fornecimento, são 
variáveis com um peso significativo na escolha 
e que vão colocar desafios quer à nossa comu-
nidade, quer aos orçamentos de cada sistema 
de saúde em cada país. Pagamentos anuais ou 
a longo prazo são cada vez mais um problema 
devido a restrições orçamentais e as agências 
de saúde, na sua quase totalidade, não estão 
autorizadas a negociar a mais de um ano.

Prezado Associado,
De acordo com o disposto do art.º 27 e art.º 31 dos Estatutos des-

ta Associação, convoco para o próximo dia 26 de Novembro de 2022 
(Sábado) pelas 14:00 horas, a Assembleia-Geral Ordinária da APH – As-
sociação Portuguesa de Hemofilia e de outras Coagulopatias, que se 
reunirá utilizando a plataforma digital ZOOM (https://zoom.us), num 
período que não excederá as 3 horas de duração e cuja ORDEM DE 
TRABALHOS, é a seguinte:

1. Apreciação e votação do Programa e Orçamento para o ano 
2023 bem como o parecer do Conselho Fiscal;

2. Informações.

A participação dos associados nesta Assembleia requererá um pe-
dido de inscrição escrito, vigente até trinta minutos antes do início da 
respetiva assembleia, previamente dirigido aos nossos serviços admi-
nistrativos através do e-mail institucional da APH: info@aphemofilia.pt. 
Os dados de acesso serão remetidos para os associados elegíveis a essa 
participação, isto é, com a quotização em dia.

Por se tratar de um formato inovador, a APH disponibilizará aos as-
sociados que assim o solicitem, através do seu serviço administrativo o 
apoio informativo necessário para acederem ao aplicativo, sendo que 
o associado terá de assegurar o equipamento informático e o acesso 
deste ao serviço de Internet.

Dando cumprimento ainda ao disposto nos Estatutos, artº 28, esta 
Assembleia só poderá funcionar, em primeira convocatória, desde que 
estejam presentes virtualmente, pelo menos, metade dos associados 
com direito a voto.

Não se verificando o condicionalismo previsto no parágrafo ante-
rior, a Assembleia funcionará com qualquer número de associados, em 
segunda convocatória, trinta minutos depois da hora marcada para a 
primeira.

Com os meus cumprimentos,

PRESIDENTE DA MESA DA ASSEMBLEIA-GERAL
Nuno Manuel Ribeiro

Lisboa, 10 de Outubro de 2022

ASSUNTO: AVISO CONVOCATÓRIA 
PARA ASSEMBLEIA-GERAL ORDINÁRIA 
Em formato digital (plataforma Zoom)
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DIA 2 
Neste dia, o tema forte foi a terapia génica. 

Durante a pandemia, os ensaios clínicos prosse-
guiram em força. Ainda não tinha havido opor-
tunidade de no mesmo sítio se partilharem os 
resultados de 2020 e 2021. E a primeira sessão 
do dia foi precisamente sobre as Perspetivas na 
Cura da hemofilia. Falou-se muito sobre terapia 
génica, não com a ilusão de que amanhã irá ser 
apresentada a cura, mas sim para divulgar os 
promissores avanços que se fizeram.  E embora 
a matéria seja altamente complexa do ponto de 
vista médico e de investigação, esses resultados 
são entusiasmantes. 

Cada ensaio clínico toma um caminho, 
com tecnologias diferentes, protocolos que 
variam, dosagens, moléculas diferentes, afi-
nações biológicas. A problemática é grande, 
os cientistas não estão a mexer com uma te-
rapêutica que atua apenas num mecanismo 
biológico, que faz uma ligação ou que esti-
mula uma resposta de um órgão. Não estão a 
mexer num botão, estão mesmo a mexer no 
mecanismo todo e ao mesmo tempo, num me-
canismo com muitas teclas e para o qual não 
há manual de instruções. Prime-se uma tecla 
e espera-se que o resultado seja bom e que o 
mecanismo não avarie.

Em que ponto estamos?
A quase totalidade dos ensaios está a utili-

zar moléculas AAV (Adeno-associated viruses). 
A segurança na inativação viral está perfeita-
mente dominada. Infelizmente verifica-se que 
os resultados dos testes em animais não foram 
iguais ao previsto para testes em humanos. As 
diferenças nas mexidas do genoma humano 
são grandes entre os ensaios em curso. Já se 
conseguiram valores mínimos de FIX em pa-
cientes, se bem que com problemas de fígado, 
que foram tratados com esteroides. A nível de 
FVIII, os números dizem que os paciente trata-
dos apresentam níveis basais de factor muito 
baixos (<1%). Vários estudos estão a ser feitos 
para compreender este fenómeno, sendo ex-
plicado que as moléculas de FVIII são maiores 

que as do FIX, esta mais pequena e já detetada 
no espaço 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 FVIII e FIX são diferentes e 
os testes têm tido riscos baixos, mas há registos 
de tumores no fígado.

Há vários estudos em curso, com enorme 
variabilidade entre os indivíduos. Persistem 
questões de durabilidade no FVIII e de variabi-
lidade tanto no FVIII 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 vários estudos, as principais 
preocupações que inquietam os cientistas, bem 
como os problemas que têm de ser resolvidos 
por cada pequeno passo que se dá: resposta 
imunitária, degradação da célula AAV, fraca 
resposta do organismo  (FVIII) partilha de dados 
e resultados, integração do vetor ou mesmo a 
padronização dos ensaios.

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

 Na sessão seguinte falou-se no acesso glo-
bal das comunidades aos tratamentos. Advo-
cacia dos pacientes e suas causas, colaboração 
e parcerias foram as palavras-chave ouvidas. 
Procura-se eficácia na defesa dos direitos e no 
acesso aos tratamentos para a população com 
distúrbios hemorrágicos. Foram relatadas as si-
tuações na Nigéria, Bangladesh e Bolívia. Países 
onde o acesso aos tratamentos era inexistente e 
como o trabalho a nível das associações locais 
possibilitou a mudança de mentalidades e a co-
laboração entre clínicos, governo, autoridades 
de saúde e indústria farmacêutica.

A WHF reservou uma sessão para revisão 
das perspetivas no envelhecimento, onde se 

defendeu e alertou para a importância de man-
ter a atividade física, a boa alimentação e sobre-
tudo os hábitos de vida saudáveis. Abordaram-
se questões como exames médicos, interação 
de medicação e o suporte de vida em lares. A 
fisioterapia foi defendida, não só como forma 
de melhorar o funcionamento e saúde de arti-
culações alvo, mas também como uma forma 
de exercício. Este tema é algo que a APH tem 
vindo a colocar em cima da mesa já há bastante 
tempo, uma vez que os sistemas de saúde não 
se mostram preparados para o envelhecimento 
dos cidadãos com distúrbios hemorrágicos. Tal 
como foi dito de forma crua, para os sistemas de 
saúde, nem era expectável que as pessoas com 
hemofilia chegassem a seniores. Há uns largos 
anos, o objetivo era sobreviver, hoje o objetivo 
é viver e ter qualidade de vida.

Na parte de tarde realizou-se uma sessão 
dedicada a hemofilia adquirida, onde também 
decorrem ensaios clínicos 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 análise e pon-
to de situação a novas abordagens na terapia 
genética que têm surgido nos últimos tempos 
em vários países, analisando-se os resultados 
de um ensaio que avançou agora para a Fase 
2 no hospital de St. Jude - EUA, bem como de 
outros que estão a ser levados a cabo na China 
na área da Hemofilia B. Este último mostrando 
segurança e eficácia nos resultados alcança-
dos e fechando com uma revisão aos ensaios 

FEDERAÇÃO MUNDIAL DE HEMOFILIA

CONGRESSO MUNDIAL  
DE HEMOFILIA 2022 
MONTREAL 
– Segunda Parte
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a decorrer presentemente no Japão. Comum a 
todos eles: os melhores resultados alcançados 
no tratamento da hemofilia B, com resultados 
mais robustos, melhores níveis de fator ao lon-
go do tempo e menos toxicidade.

DIA 3
Este foi o último dia do congresso mundial, 

recheado com sessões sobre novos tratamentos 
e abordagens aos mesmos, mas acima de tudo, 
dia de balanço e de ponto de situação realístico 
sobre onde estamos e para onde vamos a nível 
do tratamento.

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

Eis as principais ideias:
Os donativos internacionais continuam a 

ser essenciais para ajudar os países com me-
nos capacidades de facultar tratamento à sua 
população, mas temos de ter consciência que 
se fossem cumpridas todas as diretivas da WHF 
no que diz respeito ao tratamento, não haveria 
capacidade a nível mundial para responder às 
necessidades do Mundo em termos de factor. 
Por isso, uma nova tecnologia é necessária e a 
terapia génica em hemofilia B parece estar pró-
xima, revelando menos toxicidade, mais estabi-
lidade de factor e mais durabilidade, mas ainda 
não chegámos lá. Para já, as alternativas que 
temos permitem-nos um prazo de proteção na 
hemofilia B entre 1 a 2 semanas, e na hemofilia 
A superior a 5 dias.

Muito da terapia génica está a progredir, 
mas temos de nos preparar porque irá haver 
muitas contraindicações e riscos, e nem todos 
poderão beneficiar da mesma. Muito trabalho 
há ainda a fazer, temos de treinar e melhorar as 
associações em cada país, desenvolver e melho-

rar a formação a nível dos pacientes e cuidado-
res, e é imprescindível ter dados credíveis, quer 
sobre a população, quer sobre os tratamentos 
em desenvolvimento. Em suma:
• A maioria das pessoas com distúrbios he-

morrágicos não é tratada de forma ade-
quada (países subdesenvolvidos ou com 
poucos recursos); 

• O tratamento para todos - conforme é pre-
conizado pela WFH - pode não ser possível 
para todos.

• O tratamento génico para a hemofilia B 
pode estar próximo, pelo menos para os 
15% da população mundial que puder pa-
gá-lo.

• Para a hemofilia A ainda não há previsões, 
pois os riscos associados à terapia génica 
são muito elevados.

• Os tratamentos baseados em terapias mo-
leculares são provavelmente a solução 
para uma cura, a questão é: para quando?

• As soluções para tratar 85% da população 
mundial ainda não existem.
Dando continuidade às sessões, num ple-

nário foram analisados os riscos e benefícios 
desta terapia, e entre os alertas, a durabilidade 
estimada de 5 a 10 anos de eficácia, as diferen-
ças entre cada indivíduo, mas mais importante 
e que não deve ser nunca esquecido: todos 
os riscos/benefícios têm que ser ponderados 
entre o paciente e o seu médico numa decisão 
partilhada.

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

exemplo). Isto não quer dizer que foram só su-
cessos. Inflamações do fígado, níveis elevados/
descontrolados de coagulação, inexistência de 
resposta do corpo ao tratamento (falta de efi-
cácia) ou mesmo queda abrupta dos níveis de 
factor, são algo comum a todos eles.

O otimismo excessivo tem de ser modera-
do, mas também não podemos ser excessiva-
mente pessimistas. Temos de ser realistas. Os 
passos que se deram são motivadores e repre-
sentam avanços científicos muito grandes, mas 
o nível de segurança e a eficácia ainda não fo-
ram alcançados e existem ainda mais questões 
do que certezas.

A manhã prosseguiu com uma sessão mui-
to interessante sobre terapias não 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 limitações atuais 
à sua utilização, mas a sessão versou sobretudo 
sobre diversos estudos feitos ao emicizumab e 
os novos concorrentes que estão para chegar:  
Mim8 (em Fase 3 de ensaios), fitusiran (em en-
saio Fase 3) ou concizumab (também em en-
saios) só para dar alguns exemplos de nomes 
que irão entrar no nosso léxico. 

Estas análises debruçaram-se sobretudo 
na utilização do emicizumab isoladamente ou 
em protocolos com ácido tranexâmico ou com 
ácido aminocapróico. Procuram-se soluções 
que maximizem os efeitos do processo de coa-
gulação e minimizem os riscos trombóticos, a 
articulação com a administração de FVIII ou de 
FIX, seus efeitos e, enfim, potenciar de todas as 
formas a utilização desta terapia não-substitu-
tiva, recolhendo cada vez mais experiência e 
domínio da tecnologia.

Percorreu-se ainda uma série de ensaios 
com diferentes opções e combinações de tra-
tamentos, com os mais recentes dados obtidos 
em pacientes, como os efeitos alcançados, as 
limitações, os riscos, mas sobretudo questões 
sobre o que ainda desconhecemos (com espe-
cial ênfase às dúvidas na terapia génica).

>>>
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Existem muitos ensaios com o emicizumab 
que estão a ser realizados com o objetivo de 
alargar a sua utilização, de comparar a sua uti-
lização em indivíduos com e sem inibidores e 
sempre com o objetivo de comprovar sistema-
ticamente a sua segurança.

Aliás, foram bastante elucidativos os núme-
ros na adoção desta terapia por todo o mundo 
em pacientes com e sem inibidores, estando 
neste momento com um crescimento de uti-
lização em tratamentos muito superior aquele 
que ocorreu por altura da introdução do FVIII 
de duração mais prolongada. De forma geral, 
o emicizumab está a revolucionar o modo de 
tratamento da Hemofilia, com provas já dadas 
de segurança e eficácia em várias idades e fenó-
tipos, tornando-se cada vez mais o novo padrão 
de tratamento em profilaxia.

Os atuais desafios são o da sua disponibi-
lização a mais países (acesso ao tratamento), 
o seu custo e a exploração de novas soluções 
no seu uso para controlo e prevenção de he-
morragias.

Há todo um mundo mais próximo de utili-
zação das chamadas terapias não-substitutivas 
que já estão disponíveis e o conhecimento e 
domínio das mesmas está a avançar a um ritmo 
alucinante, com as variações e novos medica-
mentos concorrentes que vão ser introduzidos 
brevemente (alguns já aprovados na agência 
americana do medicamento - FDA).

Debateu-se igualmente a questão de outras 
terapias que estão a ser recuperadas e articula-
das com as terapias atuais disponíveis. Falamos 
dos antifibrinolíticos em geral. O ácido tranexâ-
mico e o ácido aminocapróico, muito usados 
para pequenas hemorragias, especialmente 
na zona da boca, e para extrações dentárias. 
No entanto, a sua aplicação atualmente é bas-
tante mais vasta.

Falamos do ácido tranexâmico, que tem 
sido objeto de especial atenção dos investiga-
dores em combinação com as terapias atuais. 
Atualmente, apesar de continuar a ser utiliza-
do especialmente em extrações dentárias, os 
investigadores estão a ensaiar a sua utilização 
como adjunto do FVIII e emicizumab, com o 
objetivo de promover estabilidade no processo 
de coagulação. 

Não esquecer também que o mesmo está a 
ser também estudado em articulação com bai-
xas doses de FVIII para promover e possibilitar 
algum tratamento em países sem condições de 
o fazer aos seus cidadãos. Como é um produto 
bem conhecido, bem tolerado, poderá ser uma 
solução (ainda que longe das boas práticas) 
para possibilitar algum tratamento a muitos 
pacientes com hemofilia que não têm acesso.

Dentro deste tema e falando um pouco 
sobre os países que têm dificuldades em provi-
denciar tratamentos, foram dadas a conhecer as 
realidades difíceis existentes em países orientais 
e africanos, e as ferramentas usadas para pos-
sibilitar um mínimo de cuidados. Falou-se em 
profilaxia emocional, gestão da dor, exercícios 
de manutenção ou de ajuda espiritual. Mas a 
tónica comum a todos é o conhecimento, ou 
melhor, a falta dele, que conduz a más práticas, 
desconhecimento da patologia e mau ou ine-
xistente tratamento. Uma realidade bem dura 
e muito actual ainda para a grande maioria 
dos indivíduos afetados por estas patologias 
a nível mundial.

Noutra sessão falou-se de distúrbios hemor-
rágicos no feminino, tema ao qual a APH tem 
dado grande destaque nos últimos tempos. Tam-
bém se abordaram as mais recentes conclusões 
sobre terapias a adoptar (factor e terapias não-
substitutivas) em procedimentos cirúrgicos de 
pequeno ou grande impacto em indivíduos com 

hemofilia. E mais uma vez voltou-se ao emicizu-
mab, com uma extensa apresentação dos en-
saios clínicos realizados (ensaios Heaven, ensaios 
Stasey) em pacientes sujeitos a cirurgias. Tam-
bém aqui o emicizumab está a ser largamente 
utilizado, isolado ou em complemento com o 
factor, com excelentes resultados (embora haja 
casos específicos de trombose em estudo). Há 
também já dados da utilização de concizumab, 
e mesmo de fitusiran, embora careçam ainda de 
novos desenvolvimentos.

A fechar o dia ainda houve tempo para 
uma revisão ao diagnóstico e tratamento de 
situações 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 não-substi-
tutivas. Obviamente, o mundo mudou, sendo 
um dos avanços mais significativos nos últimos 
cinco anos. Temas como a resposta do sistema 
imunitário, exposição ao Factor VIII vs emicizu-
mab, procedimentos para cirurgia, aplicação de 
tratamentos em pediatria (em idades <2 anos), 
agentes bypass e mesmo a utilização de anti-
fibrinolíticos, foram passadas em revista todas 
as ferramentas disponíveis para ultrapassar a 
situação de inibidores e, claro está, novamente 
o mix de soluções (próprias de uma patologia 
muito individualizada), que permitem encarar 
a situação dos inibidores, com uma confiança 
que até à pouco tempo não existia.

O Congresso Mundial volta a reunir daqui 
a dois anos. Até lá, espera-se que novos co-
nhecimentos e melhor acesso às terapias mais 
avançadas, eficazes e seguras tragam uma Qua-
lidade de Vida melhorada para todas as pessoas 
com um distúrbio hemorrágico.

A APH quer agradecer aos nossos parceiros 
Roche e Sobi pelo o apoio dado à nossa comi-
tiva no Canadá.

CONGRESSO MUNDIAL  
DE HEMOFILIA 2022 MONTREAL
>>>
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Decorreu nos dias 20 a 22 de maio de 
2022 em Basileia, Suíça, a 2.ª Conferência 
Europeia sobre Mulheres e Distúrbios He-
morrágicos. Rita Tavares esteve pressente em 
representação da APH e do nosso do Comité 
de Mulheres.

Dia 21 de Maio – Segundo dia 
da Conferência (cont.)

O início da tarde começou com uma 
sessão dedicada ao “Envelhecimento e os 
distúrbios hemorrágicos”, moderada por 
Yannick Collé (França). A Dr.ª 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 alterações 
hormonais que ocorrem, os sintomas associa-
dos e a terapêutica possível. A Dr.ª Roseline 
d’Oiron (França) explicou que existem alte-
rações no fenótipo hemorrágico conforme 
a idade. As pessoas com distúrbios hemorrá-
gicos (DH) também vão ter as doenças natu-
rais que surgem com a idade, como doenças 
cardiovasculares, disfunção renais e hepática, 
cancro, problemas cognitivos, etc. A esperan-
ça média de vida aumentou para as pessoas 
com DH graças à evolução do conhecimento 
das doenças e ao tratamento das mesmas, 
mas ainda não existem dados suficientes que 
ajudem a lidar com DH em conjunção com 
outras “doenças naturais da idade”. Será ne-
cessário recolher mais informação para se 
conseguir ter estratégias para tratar pessoas 
com DH a passar por estas situações mais 
complexas. Na população em geral os fato-
res VIII e vW aumentam. No entanto, ainda 
não existem muitos estudos em pessoas com 
DH para se poder tirar conclusões assertivas 
(a literatura existente é baseada em peque-
nos estudos). Se por um lado há dados que 
indicam que as hemorragias diminuem com 

a idade, por outro não há dados suficientes 
que expliquem o porquê. 

Existem formas de analisar o fenótipo do 
paciente antes do mesmo iniciar algum tra-
tamento, mas ainda não é possível avaliar 
a evolução das mudanças do fenótipo com 
a idade. A Dr.ª Roseline d’Oiron apresentou o 
estudo de caso de uma mulher com von Wil-
lebrand tipo 1 que demonstra bem o quanto 
é difícil perceber e associar a alteração de fe-
nótipo, níveis de fator e outras doenças que 
aparecem com o envelhecimento. Com a ida-
de podem aparecer hemorragias em diferen-
tes sítios e com severidades distintas. Como é 
o caso da Trombastenia de Glanzmann, que 
em idade pediátrica apresenta mais hemor-
ragias bucais e nasais e que, com o avançar 
da idade, passam a surgir mais episódios de 
hemorragias gastrointestinais. Pacientes com 
afibrinogenemia, com a idade, podem desen-
volver risco trombótico, paralelamente ao ris-
co hemorrágico, tornando o tratamento mais 
complexo. De acordo com alguns estudos 
apresentados, com a idade as pessoas com 
DH (hemofilia) apresentam maior tendência 

para a hipertensão, hepatite e problemas ar-
ticulares, e, no entanto, têm menos acidentes 
cardiovasculares. Também existem estudos 
nos Países Baixos com portadoras de Hemo-
filia A. Estas pacientes, em comparação com 
mulheres da população em geral, exibem 
menor mortalidade por enfarte, maior morta-
lidade por hemorragias intracranianas (mui-
to raro) e desordens na coagulação. Com a 
idade, além da comorbilidade das pessoas 
com coagulopatias, também existe a mul-
timorbilidade geral da população. Por este 
motivo, as pacientes têm de começar a tomar 
múltiplos medicamentos (anti-inflamatórios 
que podem levar a hemorragias gastrointesti-
nais, paracetamol que pode levar a disfunção 
hepática, quimioterapia que pode aumentar 
episódios hemorrágicos, etc.). Como conclu-
são, devemos ter cuidados integrados para a 
população mais idosa com DH. 

A Dr.ª Rezan Kadir (Reino Unido) juntou-
se ao painel para debater como lidar com as 
mudanças em torno da menopausa. Tomar 
hormonoterapia aumenta risco cardiovas-
cular? Não. Pacientes com vW Tipo 3 e 2A 

Conferência 
de Mulheres 
do Consórcio Europeu de Hemofilia 2022
(Parte Dois)
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podem apresentar angioplastia e hemorra-
gias gastrointestinais, FvW nem sempre é 
suficiente. É muito importante que haja 
uma avaliação multidisciplinar. A Hema-
tologia tem de convencer a Gastroenterolo-
gia a avaliar internamente e atuar localmen-
te novamente (são hemorragias recorrentes 
que levam a anemias graves). Somatostatina 
ou terapia hormonal e FvW recombinante 
com FVIII podem ser utilizados para prevenir 
as hemorragias. Quando surge um primeiro 
evento, prevê-se que mais se seguirão. Com 
a multidisciplinaridade e o trabalho conjun-
to, os profissionais de saúde devem analisar 
tratamentos e resultados, e fazer alterações 
quando for necessário para melhoria da con-
dição clínica. 

Abordou-se a menopausa (o que espe-
rar e como explicar as mudanças que as 
mulheres terão), 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, 
insónias, osteoporose, etc.). O importante é 
saber qual a prioridade e procurar a especia-
lidade certa, analisar riscos e benefícios para 
poder tomar decisões. Quando querem saber 
o que aconteceu na altura da menarca e dos 
primeiros ciclos menstruais não há registo 
nas fichas das raparigas. Agora na menopausa 
também ainda é assim. É importante rever o 
processo das mulheres na menopausa, rea-
valiar e completar o processo.

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

Os sintomas têm de ser tratados, os senti-
mentos têm de ser manifestados, os rela-
cionamentos sexuais também têm de ser 
discutidos. Foi a primeira vez que se falou 
das mulheres que estão a envelhecer, e ain-
da bem, porque é necessário. É importante 
incluir estas matérias no currículo escolar. 
Pode existir uma menopausa precoce e é im-
portante as raparigas saberem que têm de 
estar atentas e não ignorar a sua vagina. Co-
nhecimento é poder. Problemas ginecológi-
cos encaminham-se para a ginecologia, mas 
médicos hematologistas devem melhorar os 
seus conhecimentos, quer sobre a menarca, 
quer sobre a menopausa. A medicina está 
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 última sessão, sobre problemas psicos-
sociais, foi moderada por Evelyn Grimberg 
(Países Baixos) e Tatjana Markovic (Sérvia). 
Começou por um resumo das questões e 
temas psicossociais que emergiram das 
sessões entre pares, em que as palavras que 
emergiram foram: tempo, vergonha, culpa, 
educação/conversação, individualização/
abordagem holística. As sugestões que saí-
ram de cada grupo: menarca - red box; um 
passe escolar para as raparigas poderem ir 
regularmente à casa de banho; plataformas 
com informação adaptadas à idade (como o 

tiktok) para as raparigas. Saúde sexual - in-
cluir nos Centros de Tratamento um estudo 
sobre experiência sexual, conhecer as ferra-
mentas e dispositivos que ajudam a ter uma 
vida sexual saudável 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.ª Jelisaveta Todo-
rovic (Sérvia), psicóloga e terapeuta familiar, 
desenvolveu o tema em três 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 comunicação, por outro sabemos que 
viver com um DH durante uma vida irá mol-
dar a nossa forma de estar e viver. Encontrar 
ferramentas para autoestima, autoaceitação, 
limites pessoais, comunicação assertiva são 
o principal objetivo para conseguir sucesso. 
Verifica-se que não existe “oferta” suficiente 
de apoio psicoterapêutico para ajudar as 
MDH, e que os encontros entre mulheres têm 
um impacto muito positivo nas suas vidas.

O dia terminou com a Exibição do filme 
Mulheres e Distúrbios Hemorrágicos da APH. 
Rita Tavares (APH) agradeceu a oportunida-
de de partilhar o documentário e em poucas 
palavras resumiu o documentário como uma 
oportunidade de conhecerem seis mulheres 
com seis DH diferentes. Iriam ver mulheres ver-
dadeiras, histórias 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 à sua comunidade que exis-
tem mulheres com DH, que também podem 
ser severos e especialmente que afetam a sua 
Qualidade de Vida. “É tempo de dar atenção 
às mães, às irmãs, às suas mulheres, a todas 
as mulheres com DH”. Teriam oportunidade 
de ver um documentário que inclui informação 
importante, mas percetível por qualquer pes-
soa, e que combina três pontos de vista sobre 
o estado dos cuidados de saúde em Portugal, o 
das mulheres com DH, o da classe médica e o da 
APH. O vídeo já está disponível 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 visualização do filme, o silên-
cio intercalou com sorrisos e no fim, aplausos! 
A APH recebeu muitas manifestações positivas 
pelo seu trabalho com aquele documentário.

>>>
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O terceiro e último dia teve como foco o 
Cuidado Integral. Katja Peltoniemi (Finlândia) 
deu início à sessão sobre saúde musculoesque-
lética. A Dr.ª Alison Dougall (Irlanda) abordou 
a importância da saúde oral e manifestou a 
sua indignação por ainda haver muitas pes-
soas que não têm acesso a cuidados de saúde 
oral nem conhecimento da sua importância. É 
necessário incluir a saúde oral nos estudos, 
pois as hemorragias e a doença peridental são 
sintomas que se devem ter em conta. É ne-
cessário criar formas de acesso a um dentista 
sem ter de esperar meses pelo especialista no 
serviço público. Ao longo da vida há fatores 
que podem exigir mais atenção das MDH.  Nas 
mulheres grávidas há mais hemorragias nas 
gengivas e as pessoas param de escovar. De-
vem continuar a escovar, mesmo que exista 
sangramento, para evitar uma doença peri-
gengival. As mães devem saber como parar a 
hemorragia quando nascem os primeiros den-
tes dos filhos. O stress pode originar dores na 
articulação temporomandibular que reduzem 
a Qualidade de Vida. Na menopausa pode sur-
gir a síndrome de boca ardente, por exemplo. 
Existem diretrizes que podem ajudar a evo-
luir os cuidados de saúde oral. O Dr. Laurent 
Frenzel (França) abordou de forma muito es-
clarecedora como as pessoas com DH devem 
cuidar das suas articulações. Poderemos ter 
uma artropatia, onde, com o sangramento agu-
do ou crónico, uma articulação pode passar de 
um estado normal a uma situação de artrite. 
Apresentaram-se vários estudos com mulheres 
portadoras de Hemofilia que mostravam que a 

artropatia também existe nas mulheres com 
DH. Quando há hemorragia articular é preciso 
parar essa hemorragia através de tratamento on 
demand ou profilático com reposição de fatores. 
Também é importante prevenir a evolução da 
artropatia adotando estilos de vida saudáveis 
(desportos sem risco traumático), e fisioterapia 
(mas ainda é difícil encontrar especialistas que 
tenham conhecimento de DH). A saúde dos os-
sos também é importante para as articulações, 
e a osteoporose surge na altura pós-menopau-
sa e é comum nas mulheres com DH.

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

O tema pertinente deficiência em ferro 
foi abordado numa sessão com a Dr.ª Anna 
Boban. O ferro é um dos minerais essenciais 
para o nosso corpo. Há fases na vida da mulher 
em que há um aumento das necessidades de 
ferro, como na gravidez, parto e amamenta-
ção, e quando têm hemorragias menstruais 
abundantes. Nestas alturas pode ocorrer uma 
depleção de ferro, diminuição da hemoglobi-
na e assim originar uma anemia, que se pode 
manifestar com fadiga, fraqueza, tonturas, do-
res de cabeça, incapacidade de fazer tarefas 
habituais (escola, trabalho), afetando negati-
vamente a Qualidade de Vida destas mulheres. 
Nas MDH, as menstruações abundantes todos 

os meses e hemorragias gastrointestinais são 
exemplos de causas para uma redução de ferro 
e o surgimento de anemia. É necessário repor 
os níveis de ferro via oral, intravenosa ou até 
por transfusão de sangue. Não se pode dei-
xar que uma anemia se prolongue e que a 
mulheres com DH, diagnosticadas ou não, 
continuem sem tratamento. 

A conferência terminou com uma sessão 
moderada por Declan Noone e dedicada ao 
ativismo e à importância 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 associações de pacientes”.  
Yannick Collé e Evelyn Grimberg falaram de al-
gumas campanhas de consciencialização sobre 
MDH que foram realizadas na Europa: O CEH 
lançou o livro “Bloody Beautiful”, com um filme e 
mesa redonda sobre mulhers com DH, no Reino 
Unido decorreu a campanha “Talking Red”, no 
Canadá “Let’s talk, Period” oferece ferramentas 
online que podem levar a um diagnóstico, e na 
Irlanda decorre o estudo “Know Your Flow”.  Para 
todas as mulheres existem já aplicações como 
a CLUE, um calendário menstrual que também 
permite às utilizadoras perceber se estão a ter 
um “fluxo menstrual anormal”, de modo a pro-
curarem ajuda clínica para despiste de DH. 

Kristine Jansone e Fiona Brennan aborda-
ram a forma como o CEH ofereceu recursos 
para promoção e defesa de direitos, com a 
realização anual da Conferência sobre Lide-
rança e da Conferência sobre lideranças para 
jovens, por exemplo.

A Conferência de mulheres este ano divi-
diu-se em três 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 
seleção de temas e formatos de abordagem 
excelentes. Neste momento, as mulheres com 
DH já não estão a dar os primeiros passos. Es-
tão sim a correr. É preciso continuar e apro-
veitar todo o conhecimento, os Princípios 
dos Cuidados e trabalhar com as associações 
de pacientes de cada país para conseguir 
diagnosticar todas as mulheres e raparigas 
com Distúrbios Hemorrágicos. 

 

>>>
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Plano de Dinamização da Natação  –   Época Desportiva 2022/2023 –  Boletim de Inscrição

Nome    Associado N.º    e-mail 
Morada  

Localidade     Cód. Postal  -    

Tel./Telem.      Data de Nasc.   /   /    Idade   

Neste ano lectivo pretendo praticar natação na piscina de:  

Pretende usufruir da comparticipação financeira disponível:  SIM     Não  

Dias     Horas  

Tipo de Hemofilia A    B    vW  ,  Outros Distúrbios Hemorrágicos     Grave    Moderado    Leve  .

Nome do Professor    Contacto:  

Declaro que me comprometo a ser assíduo e a dar conhecimento das eventuais ausências

Data   /   /      Assinatura 
 

Nota: Para continuar a usufruir deste plano, os praticantes dos anos anteriores terão que renovar a sua inscrição

Natação
>Comparticipação até 75%<

Livro infantil 

PEDRO  
O primeiro dia 
de escola

Relembramos os nossos associados que se 
encontra à venda nas livrarias e grandes 
superfícies o primeiro livro da coleção 
“Pedro”.

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

Através da personalidade descontraída de 
Pedro, os autores da história pretendem 
realçar a importância de se ter uma vida 
dita normal, alertar de forma construtiva e 
sensibilizar para a inclusão de crianças com 
doenças raras.

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

Uma  parceria:


