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INTRODUCAO

Credit: McClendon, Pinto, Stupp,
Northwestern University and NIH.

A International Society for Stem Cell Research (ISSCR) é
uma associacdo global sem fins lucrativos que promove a
exceléncia na ciéncia das células estaminais, na medicina
regenerativa e nas suas aplicacdes a salide humana. Para a
missdo da ISSCR, é fundamental partilhar informacdes
cientificamente precisas de modo a informar os doentes e
as suas familias sobre o estado atual da investigagdo em
células estaminais e potenciais tratamentos. A ISSCR tem
como objetivo promover a seguranca dos doentes e a
salde publica através do seu empenho na promocdo de
uma investigacdo legitima e em tratamentos crediveis com
células estaminais.

Muitos de nds jé ouvimos falar do extraordindrio potencial
das células estaminais para o tratamento de uma vasta gama
de patologias e outras aplicagdes. De facto, a investigagdo
em células estaminais realizada no mundo inteiro tem
conduzido a novas descobertas com potencial para melhorar
a saude humana; no entanto, é ainda necessario um trabalho
considerdvel para atribuir significado a essa investiga¢do sob
a forma de terapias especificas, eficazes e seguras.

A maioria das descobertas médicas baseia-se em anos de
investigacdo efetuada quer em universidades quer em
empresas farmacéuticas ou de biotecnologia. A evolugdo
destas descobertas laboratoriais para tratamentos
clinicamente seguros e eficazes € um processo moroso.
Tal como qualquer nova terapia, incluindo os medicamen-
tos convencionais sujeitos a receita médica, os tratamen-
tos com células estaminais tém de ser avaliados em
ensaios clinicos e demonstrar que cumprem determinadas
normas, antes de receberem a aprovagao das entidades
reguladoras nacionais para o tratamento de doentes.

A ISSCR esta cada vez mais preocupada com as clinicas e
os prestadores de servicos que comercializam e adminis-
tram tratamentos baseados em células estaminais que ndo
foram testados quanto a sua seguranca ou aprovados
pelas entidades reguladoras. Na realidade, muitos dos
tratamentos disponibilizados por algumas clinicas que
promovem tratamentos experimentais ndo regulamentados
com células estaminais fora dos padrdes éticos e regulatéri-
0s, ndo demonstraram ser eficazes ou seguros através de
evidéncia cientifica. Em muitos casos, nem sequer foi
demonstrado conterem células estaminais.
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A maioria destes “tratamentos” ndo estd comprovada e
pode potencialmente causar sérios danos a salde dos
doentes. Embora estudos pré-clinicos mostrem aparente-
mente algum potencial, sdo necessdrios testes cientificos
subsequentes em ensaios clinicos que podem revelar que, a
abordagem que estd a ser avaliada € ineficaz ou tem efeitos
secundadrios negativos imprevistos. E importante que o
utente saiba o que deve ter em atengdo antes de considerar
um tratamento com células estaminais.

Os tratamentos com células estami-
nais devem ser avaliados quanto a
sua eficacia e seguranca em ensaios
clinicos regulamentados antes de
serem aprovados.

O que é que o tratamento significa realmente para si
enquanto utente, cuidador, prestador de cuidados de
salde, amigo ou familiar? Esperamos responder a algumas
das suas perguntas sobre células estaminais e tratamentos
associados, fornecendo os recursos necessarios para si ou
para o seu médico de familia ou especialista, ter em
atencdo para tomarem as melhores decisdes relativamente
ao tratamento.

FIGURA 1. Atualmente, os “tratamentos” com células estaminais ndo
comprovados estdo a ser comercializados e administrados por clinicas e
fornecedores de células estaminais ndo regulamentadas em todo o mundo.
Este guia ajudard os pacientes a compreender melhor o que devem procu-
rar quando consideram um tratamento com células estaminais.
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1. CELULAS ESTAMINAIS E
TRATAMENTOS BASEADOS
EM CELULAS ESTAMINAIS

1.a. O QUE SAO CELULAS
ESTAMINAIS?

sdo células unicas que se definem por
duas propriedades - podem dividir-se indefinidamente e
gerar diferentes tipos de células especializadas, como as
células da pele, do mudsculo ou do sangue, entre outras.

Existem dois tipos de células estaminais: as células
estaminais pluripotentes e as células estaminais especifi-
cas dos tecidos (ou adultas).

As sdo células estaminais
que podem transformar-se em qualquer célula do corpo e
podem ser de dois tipos: células estaminais embriondrias e
células estaminais pluripotentes induzidas.

As células estaminais embriondrias (do inglés embryonic
stem cells - ESC) existem apenas nas primeiras fases do
desenvolvimento embriondrio. Dao origem a todos os
tipos de células do individuo adulto. As ESC derivam de
células do blastocisto, uma fase muito precoce do
desenvolvimento embriondrio (ver Figura 2A).

As células estaminais pluripotentes induzidas (do inglés
induced pluripotent stem cells - iPSC) sdo células que
foram produzidas em laboratdrio através da conversdo de
células de um tecido especifico, como as células da pele,
em células com as mesmas propriedades das células
estaminais embriondrias. Tal como as células estaminais
embriondrias, as iPSC podem dar origem a todos os tipos
de células do individuo adulto (ver Figura 2B).

As células estaminais pluripotentes sdo incrivelmente
valiosas porque podem ser cultivadas em laboratério num
ndmero ilimitado e podem ser utilizadas como modelos para
o estudo do desenvolvimento embriondrio e de doenca,
permitindo testar a eficdcia de novos farmacos e desenvolver
novas terapias celulares. Saiba mais sobre a forma como as
células estaminais pluripotentes sdo doadas e as suas
possiveis utilizagdes em Transforming Scientific Research.
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As (também
chamadas células estaminais somaticas ou adultas) sdo
células estaminais que se encontram em muitos dos nossos
érgdos e tecidos adultos. Caracterizam-se por poder gerar
alguns ou todos os tipos de células desse tecido organico,
ndo podendo dar origem a outros tipos de células do
organismo adulto. Em determinados drgaos, este tipo de
células estaminais é responsdvel pela reposicdo das células
que constituem o érgdo ou tecido em que se encontram.
Por exemplo, as células estaminais sanguineas substituem
constantemente as células do sangue e do sistema
imunitdrio, e as células estaminais intestinais repdem o
intestino e o cdélon (ver Figura 2C). Embora certas células
estaminais especificas de tecidos ja sejam utilizadas na
clinica (ver pergunta 2.a.), os cientistas ainda estdo a utilizar
este tipo de células estaminais para perceber mais acerca
de como os nossos tecidos se desenvolvem, criar modelos
que permitam estudar os mecanismos de doenca em
laboratdrio e desenvolver ou testar novos tratamentos.

Visite A Closer Look at Stem Cells para obter mais informacdes

sobre células estaminais, investigacdo sobre células estami-
nais, e de que forma as células estaminais estdo a ser
utilizadas para perceber e tratar diferentes doencas, bem
como alguns dos desafios neste dominio.

FIGURA 2. A. Este é um embrido humano na fase inicial do desenvolvi-
mento embriondrio, conhecido como blastocisto. Crédito: Jenny Nichols

Universidade de Edimburgo, Reino Unido B. As células estaminais plurip-
otentes induzidas foram transformadas em neurdnios (verde), que podem
ser utilizados para modelar doengas que afetam o cérebro ou identificar
novos tratamentos. Crédito: Laboratério Muotri, Universidade da Califérnia,
San Diego, CA, EUA. C. Esta é uma secgdo do intestino de um rato. As
células marcadas a verde representam as criptas do intestino, o local onde
as células estaminais estdo presentes. Crédito: Paul Appleton, Universidade
de Dundee, Reino Unido.

Glossdrio
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1.b. O QUE SAO TRATAMENTOS
COM CELULAS ESTAMINAIS?

Um tratamento com células estaminais utiliza células
estaminais ou tipos de células especializadas provenien-
tes de células estaminais para substituir ou reparar as
células ou tecidos danificados ou ausentes de um
doente. As células estaminais ou as células delas
derivadas podem ser do doente ou de um dador. As
células podem ser manipuladas em laboratério, incluin-
do a adicdo ou remocdo de genes, antes de serem
colocadas no sangue do doente ou transplantadas
diretamente no tecido danificado. Os tratamentos com
células estaminais podem também envolver o recruta-
mento das células estaminais nos préprios tecidos do
doente para auto-reparacao. No entanto, as células
estaminais pluripotentes indiferenciadas ndo sdo seguras
para serem injetadas num doente, uma vez que podem
provocar a formacdo de tumores.

Os tratamentos com células
estaminais ndo sao unicos.

Os tratamentos com células estaminais ndo sdo universais.
Estes tratamentos terdo de ser especificos para a doenca ou
condicdo patoldgica e para o tipo de células em causa,
podendo ser especifico do préprio doente. Assim, os
doentes devem ser sempre cautelosos na selegao de clinicas
que providenciam tratamentos com células estaminais.

Este guia descreve trés categorias principais de tratamentos
com células estaminais - aprovados, experimentais e ndo
comprovados - e o que deve considerar antes de avancar.

Os sdo
apoiados por provas convincentes de eficdcia e segu-
ranca, validados pelos organismos reguladores adequa-
dos (por exemplo, a Agéncia Europeia de Medicamentos
(EMA), a Food and Drug Administration (FDA) nos Estados
Unidos, a Pharmaceutical and Medical Device Agency no
Japdo (PMDA), a Therapeutic Goods Administration (TGA)
na Austrdlia ou o Infarmed - Autoridade Nacional do
Medicamento e Produtos de Salde, I. P. INFARMED, I.P.
em Portugal) e sdo amplamente aceites pela comunidade
meédica mundial. As primeiras doencas a serem seleciona-
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das para tratamentos com células estaminais aprovados
consistiram em determinados tipos de cancro do sangue
e algumas doencas imunoldgicas. Atualmente estdo
ativos vdrios ensaios clinicos que estudam a utilizacao de
células estaminais para o tratamento de uma série de
doencgas, incluindo a diabetes, a doenca de Parkinson, a
degenerescéncia macular da idade, entre outras.

Antes de um tratamento ser aprovado, este € considerado
um . Um “tratamento experimental”
€ um termo utilizado para descrever tratamentos com células
estaminais que estdo a ser testados em ensaios clinicos, mas
que ainda ndo estdo aprovados, nem como eficazes, nem
como seguros. Para se provar que é eficaz e seguro e
receber a devida aprovacdo regulamentar, cada tratamento
com células estaminais devera ser submetido a testes
rigorosos através de ensaios clinicos controlados e revistos
quanto ao mérito cientifico por peritos independentes e
aprovados por uma comissdo de ética, de forma a garantir
que os direitos e o bem-estar dos participantes sdo respeita-
dos. Este processo pode demorar muitos anos e envolve
vdrias etapas e multiplos testes até o tratamento ser
considerado eficaz, seguro e, finalmente, aprovado; ou,
mesmo, ser considerado ineficaz ou inseguro. Assim, antes
desta aprovagdo formal, um tratamento com células estaminais,
mesmo em fase de ensaios clinicos, é considerado
experimental. E importante compreender que testar um
tratamento com células estaminais num ensaio clinico ndo
garante que este se torne uma terapia estabelecida. Tal como
acontece com outros medicamentos, muitos tratamentos
com células estaminais testados em ensaios clinicos ndo sdo
aprovados, ndo chegando, por isso, aos doentes devido a
problemas ou falhas detetadas durante o ensaio clinico.

sdo procedimentos que ndo foram avaliados neste
processo rigoroso de ensaios clinicos de vdrias etapas e,
portanto, ndo demonstraram ser eficazes, nem seguros.
Os “tratamentos” com células estaminais ndo comprova-
dos estdo atualmente a ser comercializados e administra-
dos em todo o mundo por clinicas e fornecedores de
células estaminais desacreditados e ndo regulamentados,
sendo importante referir que estes podem causar danos
fisicos, psicolégicos e/ou financeiros irreversiveis. Para
mais informacgdes, consulte “Tratamentos” com células

estaminais ndo comprovados”.
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1.c. QUAIS SAO ALGUMAS DAS
CONSIDERACOES ESPECIAIS
PARA OS TRATAMENTOS COM
CELULAS ESTAMINAIS?

Os tratamentos que utilizam células estaminais ou células
derivadas de células estaminais sdo, em grande parte,
recentes, e hda muito ainda por compreender.

Por exemplo, existem muitos desafios na preparagdo de
células estaminais com fins terapéuticos. Ao contrario dos
medicamentos tradicionais, que sdo sintetizados a partir de
compostos quimicos padronizados, os tratamentos com
células estaminais sdo desenvolvidos a partir de células
vivas. Garantir a uniformidade, eficdcia e seguranca do
tratamento com células estaminais requer testes laboratori-
ais especializados que, em muitos casos, sdo caracteristi-
cos de cada tipo de célula a ser utilizado.

Para a maioria das doengas, ainda ndo se sabem muitos
parametros: falta determinar quais as células que melhor
funcionardo na reparagao de um determinado tecido
danificado ou num determinado doente; como assegurar
que essas células chegam ao destino certo no organismo;
quantas células serdo necessdrias administrar; como
garantir que as células sobrevivem e se irdo desempenhar
a funcdo pretendida.

Além disso, os efeitos secunddrios devem ser documenta-
dos e comunicados as entidades reguladoras. Também a
seguranca a longo prazo deverd ser determinada, uma vez
que as células transplantadas podem permanecer durante
muitos anos, potencialmente toda a vida, no corpo dos
doentes. Os doentes devem ter em atencdo que, muitas
clinicas que comercializam “tratamentos” com células
estaminais ndo comprovadas nao dispdem de normas
rigorosas para monitorizar a saude dos seus utentes a
longo prazo, nem planos para determinar se estes estdo a
sofrer efeitos secundérios imprevistos. E de extrema

importancia perceber que a monitorizagdo cuidadosa e o
acompanhamento prolongado dos doentes fazem parte
do tratamento com células estaminais. Estes estudos s&o
necessdrios para reduzir os danos fisicos, psicoldgicos e/
ou financeiros dos atuais e futuros pacientes.
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2. TRATAMENTOS
APROVADOS COM
CELULAS ESTAMINAIS

2.a. QUE DOENCAS OU
CONDICOES TEM TRATAMENTOS
COM CELULAS ESTAMINAIS BEM
ESTABELECIDOS?

Os tratamentos com células estaminais aprovados sdo
limitados. O )
também conhecido como ou

tratamento com células estaminais ja estabelecido e
aprovado. H& mais de 50 anos que os médicos transferem
células estaminais sanguineas sauddveis para substituir as
células doentes e tratar o paciente em questdo. O trans-
plante de células estaminais sanguineas tem permitido a
recuperac¢do ao longo da vida de alguns pacientes com
doencgas sanguineas e do sistema imunitdrio, bem como a

FIGURA 3. As células estaminais hematopoéticas podem dar origem a
todas as células presentes no sangue e no sistema imunitério. Os glébulos
brancos redondos nesta imagem sdo células imunitdrias, que ajudam a
combater infe¢des, e os gldbulos vermelhos sdo hemdcias que contém
hemoglobina e transportam oxigénio pelo corpo. Crédito: Anne Weston

Instituto Francis Crick, Reino Unido.
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perda adquirida da funcdo da medula éssea e doengas
metabdlicas hereditdrias (ver Figura 3). Saiba mais em
Doacdo de células estaminais sanguineas.

As células estaminais do sangue podem ser recolhidas para
transplante a partir da medula éssea, do sangue circulante
ou do sangue do cordao umbilical. A utilizagdo do transplan-
te de células estaminais do sangue (células hematopoiéticas)
para tratar leucemias e algumas doencgas imunitdrias esté
bem estabelecida, sendo eficaz e totalmente regulamentada.
No entanto, existem clinicas predatdrias que oferecem
tratamentos ndo comprovados que afirmam tratar uma
variedade de outras doengas utilizando células hemato-
poiéticas provenientes do corddo umbilical ou de células da
placenta. Tenha atencdo que, até a data, estes tratamentos
ndo foram comprovados como eficazes ou seguros. Para
saber mais, consulte Sangue do corddo umbilical e uti-

lizacOes para o tratamento de doencas.

As células estaminais especificas dos tecidos ou células
estaminais adultas, como as que se encontram na pele e
na cérnea, desempenham também um papel nos trans-
plantes de tecidos, podendo contribuir para a sua
regeneracao a longo prazo. Por exemplo, um tratamento
com células estaminais aprovado pela EMA na Europa
utiliza células estaminais do tecido ocular para restaurar
a visdo apds lesdes na cérnea.

Neste momento, quaisquer outros tratamentos com
células estaminais continuam a ser experimentais,
estando por iniciar ou concluir os ensaios clinicos
necessdrios (ver pergunta 3.a.), ou faltando a aprovagdo

regulamentar necessdria para a sua utilizagdo clinica.
Para serem totalmente aprovados, os tratamentos com
células estaminais deverdo ser submetidos a testes
cientificos rigorosos para confirmagdo do resultado
pretendido e seguranca do doente.

FIGURA 4: O desenvolvimento de um novo tratamento médico pode levar
anos ou décadas. Este processo de vdrias etapas comeca num laboratério
onde os cientistas realizam estudos pré-clinicos antes da realizagdo de
ensaios clinicos em seres humanos.
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3. TRATAMENTOS EXPERIMENTAIS
COM CELULAS ESTAMINAIS EM
ENSAIOS CLINICOS

3.a. QUAL E O PROCESSO
HABITUAL PARA O
DESENVOLVIMENTO DE UM

NOVO TRATAMENTO MEDICO?

O processo para converter descobertas cientificas em
produtos ou processos destinados ao tratamento de
doencas e a investigacdo de translacdo é um processo
com vdrias etapas que pode levar anos ou décadas a
concluir. Este processo inicia-se num laboratdrio onde
cientistas realizam experiéncias para compreender como
funcionam os organismos vivos e o que pode falhar em
caso de doencga ou lesdo. Os cientistas desenvolvem
hipdteses (ideias que sdo testadas através da experimen-
tacdo laboratorial), realizam testes, analisam os resultados
e tiram conclusdes para determinar se as hipdteses estdo
corretas ou incorretas. Estas experiéncias estdo na base
de descobertas médicas importantes e sdo fundamentais
para a realizagdo de tratamentos clinicos. Para saber mais,
visite Como a ciéncia se torna medicina.

Para testar o modo como uma nova aplicacdo pode
funcionar numa determinada doenca ou lesdo, sdo
realizados estudos em modelos de doenga num labo-
ratdrio (ver Figura 4). Estes estudos podem ser realizados
em células humanas cultivadas numa placa de cultura ou
em modelos animais que reproduzem uma doenca ou
lesdo que seja semelhante a condigdo humana. Estes
estudos sdo designados por estudos pré-clinicos. Os
estudos pré-clinicos devem ser revistos por peritos e os
protocolos e resultados devem ser publicados em revistas
especializadas e reproduzidos, idealmente, por outro
laboratério independente. Estes procedimentos devem ser
obrigatoriamente realizados antes de um novo tratamento
experimental ser testado num ensaio clinico.

Depois de se demonstrar, através destes estudos
pré-clinicos, que o tratamento experimental é suscetivel
de funcionar e de ser seguro, € solicitada autorizacdo as
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autoridades reguladoras e aos conselhos de ética para
realizar ensaios clinicos em seres humanos. Em alguns
casos, 0s novos tratamentos experimentais podem ser
testados num ndmero muito reduzido de pessoas antes
de se iniciar o ensaio clinico propriamente dito. As
estruturas regulamentares variam mediante as juris-
dicdes em vigor aplicadas, o que tem impacto na forma
como os tratamentos experimentais sdo testados.

Um € um estudo de investigagdo regulamen-
tado, concebido para responder a perguntas especificas
sobre um novo tratamento experimental ou uma nova forma
de utilizar um tratamento aprovado para outras aplicagdes.
Os ensaios clinicos sao utilizados para determinar se uma
nova abordagem terapéutica produz de forma fidvel o
beneficio médico pretendido e se é seguro.

Os ensaios clinicos comparam formalmente a eficdcia e
a seguranca de um tratamento ou procedimento
experimental com um controlo. Um controlo pode ser
um tratamento existente e aprovado ou um , Se
ndo existir alternativa. Idealmente, a pessoa que entra
num ensaio clinico é designada aleatoriamente para
receber o tratamento ou o controlo (conhecido como
) e ndo saberd se recebe o tratamento

experimental ou o controlo (conhecido como

). Isto reduz o enviesamento e aumenta as
hipdteses de obter resultados significativos.

FIGURA 5: Os ensaios clinicos comparam formalmente a eficécia e a
seguranga de um tratamento experimental com um controlo. Antes de con-
cordar em participar num ensaio clinico, os doentes devem consultar um
médico de confianga e qualificado ou um especialista médico para garantir
que os seus direitos como doente estdo a ser respeitados.
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Um ensaio bem concebido utilizard um ou mais parametros
de avaliacdo, resultados que podem ser medidos objetiva-
mente para determinar se o tratamento experimental é
benéfico. Estes pardmetros sdo determinados antes do
estudo e sdo utilizados para gerar provas crediveis sobre
a eficdcia e a seguranca do tratamento.

A medida que a eficécia, seguranca e eventuais efeitos

secunddrios sdo esclarecidos e os métodos de adminis-
tracdo sdo testados e revistos, o nimero de doentes no
ensaio é gradualmente aumentado.

Os ensaios clinicos determi-
nam se um potencial novo
tratamento é eficaz e seguro.

Uma vez recolhidos os resultados do ensaio, uma agéncia
reguladora nacional, como o Infarmed - Autoridade
Nacional do Medicamento e Produtos de Salde, I. P.
(INFARMED, I.P.), ou regional, por exemplo, a EMA, a FDA,
a PMDA ou a TGA, analisard os dados para determinar se
a eficdcia e a seguranca do tratamento foram formalmente
demonstradas e se este deverd ser, ou ndo, aprovado para
utilizagdo clinica nas doengas ou condicdes especificas
para que foi testado.

Para saber mais, consulte a informagdo Sobre os Ensaios
Clinicos. Mais informac¢des que explicam e descrevem os
ensaios clinicos, elaboradas pelo National Institutes of
Health (NIH, EUA), podem ser encontradas em

ClinicalTrials.gov.
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3.b. COMO POSSO SABER MAIS
SOBRE ENSAIOS CLINICOS COM
CELULAS ESTAMINAIS?

Peca aconselhamento ao seu médico de familia ou a um
médico especialista sobre os ensaios clinicos disponiveis
para a sua doencga ou condigdo especifica. Sdo realizados
diferentes ensaios clinicos, em diferentes instituicbes, em
todo o mundo. Lembre-se de que os ensaios clinicos tém
critérios de admissao rigorosos para garantir a seguranga
dos participantes e assegurar que os investigadores
conseguem responder a sua pergunta de investigacdo. Os
ensaios clinicos crediveis terdo supervisdo ética e regula-
mentar, fornecendo aos participantes pormenores claros
sobre o que estd envolvido e um formuldrio de consenti-
mento informado (ver pergunta 3.d).

Existem bases de dados que permitem pesquisar os
ensaios clinicos registados. Por exemplo, os interessados
podem pesquisar na base de dados de ensaios clinicos
registados pelo NIH em ClinicalTrials.gov. No entanto, é
importante notar que nem todos os ensaios clinicos
estdo incluidos nestas bases de dados, nem a inclusdo
de um ensaio numa base de dados indica que foi
aprovado ou autorizado a prosseguir por um organismo
regulador.

A inclusao de um ensaio clinico
numa base de dados nao indica
que o tratamento é eficaz ou
que é aprovado ou supervisio-
nado pela organizacao ou agén-
cia reguladora que publica a
base de dados.

(e D)
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3.c. O QUE DEVO SABER SE
ESTIVER A PENSAR INTEGRAR
UM ENSAIO CLINICO QUE UTILIZE
CELULAS ESTAMINAIS?

Consulte um médico ou um outro prestador de cuidados
de saude de confianga, com qualificagdes, competéncia e
conhecimento na drea, para se certificar de que existem
estudos que indicam que o tratamento é suscetivel de ser
eficaz e seguro e que os seus direitos enquanto doente
estdo a ser assegurados. Deve confirmar que:

. Os estudos pré-clinicos (ver pergunta 3.a.) foram
publicados, revistos e repetidos por peritos na
matéria.

. Os prestadores de servigos tém a aprovacgado de
um conselho independente, como a Comissao
de Etica para a Investigacdo Clinica (CEIC), para
garantir que os riscos sdo os minimos possiveis,
que valem quaisquer potenciais beneficios e
que os seus direitos estdo a ser protegidos.

. Os fornecedores tém aprovagado ou autorizagdo
de uma agéncia reguladora nacional ou regional,
como o Infarmed, a EMA, a FDA, a PMDA ou a
TGA, para a realizacdo segura de ensaios
clinicos ou utilizacdo médica de um produto para
esta doenca.

. Os investigadores sdo qualificados para efetuar
o estudo ou estudos em questao.

Alguns estudos de investigagdo de menor dimensao
podem nédo necessitar deste nivel de aprovagado regulam-
entar, mas devem sempre ter a aprovacdo de uma
comissdo de revisdo independente e o apoio da direcdo
clinica e administrativa do local onde o procedimento
serd realizado.


http://www.isscr.org
http://ClinicalTrials.gov

Ndo é habitual pagar para participar num ensaio clinico.
Cobrar a um participante para participar num ensaio
clinico é frequentemente uma indicagdo de um estudo
duvidoso ou que pode ter deficiéncias éticas, legais ou
cientificas. Do ponto de vista ético, estes ensaios chama-
dos “pay-to-play” limitam os participantes apenas aqueles
que podem pagar o tratamento e, além disso, podem ndo
ter grupos de controlo porque € pouco provdvel que os
doentes queiram pagar por um placebo. Em ultima analise,
estas questdes podem limitar seriamente as conclusdes
obtidas do mesmo. Estes “estudos” podem também ser
um pretexto para cobrar aos doentes produtos ndo
comprovados.

Nao é habitual pagar para
participar num ensaio clinico.

3.d. O QUE E UM FORMULARIO DE
CONSENTIMENTO INFORMADO
OU UM FORMULARIO

DE CONSENTIMENTO DE

TRATAMENTO?

Se lhe for proposto um tratamento experimental com
células estaminais como parte de um ensaio clinico ou um
“tratamento” com células estaminais ndo comprovado fora
de um ensaio clinico, deverd receber um

ou Formulédrio de Consentimen-
to de Tratamento. Este documento descreve o seu papel
como paciente e as possiveis implicacdes de prosseguir
com o tratamento experimental ou ndo comprovado. Deve
fornecer uma descrigdo clara e pormenorizada do trata-
mento ou procedimento numa linguagem de fécil com-
preensdo. Deve explicar as suas op¢des de tratamento, os
riscos e os potenciais beneficios, bem como as suas
responsabilidades e as dos outros doentes.

Deve receber sempre um formuldrio de consentimento
informado para qualquer tratamento ou procedimento
experimental com células estaminais. Este deve salientar
a natureza experimental do tratamento e descrever os
riscos especificos associados.

10 Guia para Tratamentos Baseados em Células Estaminais

Um formulédrio de consentimento € uma boa forma de
obter as informacg8es necessdrias para determinar se
pretende avancar com o tratamento ou procedimento. O
utente é encorajado a manter um didlogo aberto com o
seu prestador de cuidados de saude e a certificar-se de
que todas as suas perguntas sdo respondidas (ver Figura 6).
Depois de ter lido e compreendido o formulério de
consentimento e de as suas perguntas terem sido respon-
didas através de uma discussdo aprofundada com o
prestador de cuidados de salde, o formuldrio deve ser
assinado por si (ou pelo seu representante legal) e pela
pessoa que fornece as informagdes. Deve receber uma
copia deste formuldrio.

O formuldrio de consentimento informado ou de consenti-
mento de tratamento para um ensaio clinico deve incluir
respostas as seguintes perguntas:

O De que forma a participagdo neste ensaio clinico
difere de receber o tratamento convencional
atual?

O Qual é o tratamento ou procedimento experimental
que estd a ser testado?

O Qual é a questdo de investigacdo que estd a ser
testada e porque € que esta investigacdo estd a
ser feita?

O Quais sdo os riscos associados ao tratamento
experimental?

O Quais sdo as probabilidades de receber um
tratamento diferente (placebo ou tratamento
alternativo)?

O O ensaio clinico € um ensaio aleatdrio?

O Quala duracdo prevista do ensaio?

FIGURA 6: Deve receber um formuldrio de consentimento antes de
participar num ensaio clinico ou de receber um “tratamento” com células
estaminais ndo comprovado fora de um ensaio clinico. Este formuldrio
deve ser redigido numa linguagem que possa compreender facilmente
e fornecer-lhe as informagdes necessdrias para determinar se pretende
avancar com o tratamento.
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O O que estd envolvido no ensaio clinico antes,
durante e depois do tratamento (incluindo
procedimentos como colheitas de sangue)?

O Quais sdo os seus direitos e responsabilidades
enquanto participante?

O Quem pode ver os seus dados de investigagdo/

médicos? Quais sdo os seus direitos de confiden-

cialidade? Como sdo armazenados os dados e
durante quanto tempo, e que dados serdo
partilhados consigo?

O Serdinformado de quaisquer novas informagdes
que possam afetar a sua decisdo de continuar a
participar no ensaio clinico?

O Quais sdo as circunstancias em que pode ser
retirado do ensaio?

O Quem vai efetuar o ensaio?

O Quais sdo os dados de contacto da pessoa
responsdvel, como o Investigador Principal do
ensaio, e os dados de contacto de uma organi-
zacdo independente que protege os direitos dos
doentes?

O Quantos participantes estdo envolvidos no
ensaio?

O Ha& algum custo associado a participagdo no
ensaio?

O Existe alguma circunstancia em que os partici-
pantes no ensaio clinico poderdo ser compensa-
dos ou reembolsados pelos custos relacionados
com a participagdo no ensaio?

O Quem pagard as despesas médicas se ocorrer
uma complicagdo médica adversa?

O formuldrio de consentimento deve também clarificar o
seu direito de se retirar a qualquer momento sem conse-
quéncias e a revelagdo de quaisquer conflitos de interesse
relevantes. Os documentos ndo devem incluir qualquer
mencdo que isente o investigador, a instituicdo, o promotor
ou 0s seus agentes de responsabilidade por negligéncia.

(e D)
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FIGURA 7. E fundamental ter uma conversa significativa com o seu
prestador de cuidados de salde de confianga e garantir que todas as suas
perguntas sdo respondidas de forma satisfatéria.

3.e. O QUE DEVO PERGUNTAR SE
ESTIVER A PENSAR PARTICIPAR
NUM ENSAIO CLINICO?

Deve fazer todas e quaisquer perguntas sobre o tratamento
que lhe esta a ser proposto e também procurar uma
segunda opinido junto de outro prestador de cuidados de
saulde, com qualificagdes, competéncia e conhecimentos
relacionados, que possa dar respostas exatas e crediveis.
Nao deve ser apressado a tomar uma decisao - certifique-se
de que compreende todo o plano de tratamento e quais-
quer riscos associados.

Os médicos envolvidos devem ser especializados na sua
doenca, descrever opgdes de tratamento alternativas e
fornecer um Formuldrio de Consentimento Informado ou
um Formuldrio de Consentimento de Tratamento que deve
responder a muitas das suas perguntas (ver pergunta 3.d.).
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PROVAS CIENTIFICAS E CONTROLO

Seguem-se as perguntas recomendadas a fazer quando

se considera participar num ensaio clinico: L. s
O Quais sdo as provas cientificas de que este

tratamento ou procedimento com células

O TRATAMENTO

estaminais pode tratar a minha doenca ou

O O tratamento € de rotina para esta doenca ou

condicdo especifica?

O tratamento faz parte de um ensaio clinico
formal?

Quais sdo as op¢des de tratamento alternativas
para a minha doenca ou condigdo?

Se receber este tratamento, isso pode afetar a
possibilidade de participar noutro ensaio clinico
no futuro ou excluir-me de outros potenciais
tratamentos?

Quais sdo os possiveis beneficios que posso
esperar? De que forma serd avaliado e quanto
tempo demorara?

E provével que tenha beneficios pessoais em
resultado da minha participagdo neste estudo, ou
é provavel que a minha participagao beneficie
futuros doentes e ndo a mim?

Que outros medicamentos ou cuidados especiais
poderei necessitar?

De que forma é realizado este tratamento ou
procedimento com células estaminais?

Qual é a origem das células estaminais?

De que forma as células estaminais sdo identifi-
cadas, isoladas e cultivadas?

As células sdo diferenciadas em células especial-
izadas antes do tratamento?

De que forma é que as células sdo dirigidas para
a parte correta do corpo?

Se as células ndo sdo minhas, como € que o meu
sistema imunitdrio pode evitar reagir as células
transplantadas?

Ha alguma vantagem em participar num ensaio
clinico que deva conhecer antes de decidir se
quero participar?

Ha alguma desvantagem relacionada com a
participacdo num ensaio clinico que deva
conhecer antes de decidir se quero participar?
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condicdo? Onde é que foi publicado? A revista é
credivel? Os resultados sdo crediveis?

Jd& houve ensaios clinicos anteriores? Que
conclusdes se retirou desses ensaios?

Existe algum controlo independente do plano de
tratamento, por exemplo, um Conselho de
Revisdo Institucional? Pode fornecer nomes de
vdrios cientistas e clinicos qualificados que
possam dar conselhos independentes?

Existe alguma supervisdo ou acreditagdo
independente da clinica onde o tratamento serd
efetuado e das instalagdes onde as células sao
processadas? Esta acreditagdo ou supervisao é
idénea? Podem fornecer informacéo adicional
sobre a credibilidade desta instituicdo ou do
tratamento que estou a considerar?

Este tratamento dirigido a esta doenca ou
patologia especifica foi aprovado por uma
agéncia nacional ou regulamentar, como o
Infarmed, a EMA, a FDA, a PMDA ou a TGA?

SEGURANGCA E EMERGENCIAS

O Quais sdo os riscos do tratamento em si e 0s

possiveis efeitos secunddrios, tanto imediatos
como a longo prazo?

Existem outros riscos ao participar no ensaio?

Qual serd o procedimento se surgir uma reacdo
adversa (efeito secunddrio negativo)? Quem € a
pessoa a contactar em caso de emergéncia ou
lesdo relacionada com o ensaio? Quem prestara
cuidados médicos de emergéncia? O que devo
fazer se ndo conseguir entrar em contacto com
alguém da clinica em caso de emergéncia?

A clinica estd preparada adequadamente para
lidar com emergéncias, como uma reagdo
alérgica grave?

O que acontecerd se ja ndo estiver na clinica
quando tiver um efeito secundario grave?
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A clinica manterd a comunicacdo e fornecera
acompanhamento durante um periodo de tempo
alargado, potencialmente de meses ou mesmo
anos, depois de me inscrever neste ensaio?

Que tratamento a posteriori serd efetuado e
durante quanto tempo? O que serd necessdrio
fazer?

Quem é o médico responsavel pelo tratamento?
Que formacdo especializada possui este médico?
Qual a formacgdo dos outros médicos e do
pessoal técnico de apoio?

Quem € responsavel pelo pagamento dos custos
dos cuidados de salde se eu tiver uma emergéncia
médica e, posteriormente, necessitar de cuidados
médicos adicionais?

DIREITOS DOS DOENTES

O

Quais sdo os meus direitos enquanto partici-
pante? Por exemplo, em termos de confidenciali-
dade, o meu direito a ser informado de quaisquer
novas informagdes que possam surgir e a
possibilidade de me retirar do processo de
tratamento?

Quem tem acesso aos meus dados de salde e
com que frequéncia posso aceder aos meus
proprios dados de saude?

A que indemnizacdo tenho direito se for ferido
em resultado da participagdo neste ensaio?

Se me lesionar, os investigadores entenderdo
que isso aconteceu porque participei no ensaio
ou o dénus da prova recaird sobre mim para provar
que a lesdo resultou da minha participagdo no
ensaio?

CUSTO

O

(e D)
&

H4 algum custo associado a minha partici-
pacdo? Em caso afirmativo, qual o custo? Em
que outros custos irei incorrer? Note-se que
nao é habitual alguém pagar para participar
num ensaio clinico (para além, talvez, da
viagem e de outras despesas pessoais) e, de
facto, cobrar taxas aos participantes na
investigacdo para participarem num ensaio
clinico &, muitas vezes, um “sinal de alerta” de
um estudo problematico ou que pode ter falhas
éticas, legais ou cientificas.
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Qual seria o custo do tratamento de emergéncia
se algo corresse mal? Quem prestaria os
cuidados de emergéncia e quem os pagaria?
Antes de viajar ou de aceitar um tratamento,
informe-se sobre os custos cobertos pelo seu
seguro de viagem, pelo seu prestador de
cuidados de saulde ou pelo programa nacional
de salde, em que circunstancias o fazem e em
que paises.

O que acontece se houver uma complicacao
grave que resulte numa incapacidade prolon-
gada? Quem é responsdvel pelo pagamento
dos custos associados?

Se tiver de recorrer a um tribunal e procurar
solugdes através de litigios, quem é responsavel
pelo pagamento das custas judiciais?
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4. “TRATAMENTOS” COM

CELULAS ESTAMINAIS
NAO COMPROVADOS

4.a. O QUE E UM “TRATAMENTQ”
COM CELULAS ESTAMINAIS NAO
COMPROVADO?

Um tratamento ndo comprovado € um tratamento experi-
mental que é novo, ndo testado ou diferente do tratamento
médico convencional e que ndo foi submetido a um processo
regulamentar adequado. Este tratamento difere dos trata-
mentos experimentais que estdo a ser testados em ensaios
clinicos com supervisdo regulamentar adequada e dos
tratamentos com células estaminais aprovados que
demonstraram ser eficazes e seguros para tratar uma
determinada doenca ou condi¢cdo mediante um processo
formal e regulamentado de ensaios clinicos (ver pergunta
3.a)

O facto de um tratamento ser experimental ndo significa
automaticamente que faca parte de um estudo de
investigacdo ou de um ensaio clinico.

Os pacientes devem estar cientes de que muitas clinicas e
fornecedores de células estaminais estdo atualmente a
comercializar e a administrar “tratamentos” com células
estaminais ndo comprovados, que ndo sdo apoiados por
uma ciéncia vélida e que ndo demonstraram tratar a
doenca em particular ou ser seguros. Os recursos para
ajudar os pacientes e familiares a identificar “tratamentos”
com células estaminais ndo comprovados e alegagdes

infundadas podem ser encontrados em Unproven Stem Cell
“Treatments” (Tratamentos com células estaminais ndo

comprovados).
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4.b. QUE CUIDADOS DEVO TER
SE ESTIVER A CONSIDERAR

UM “TRATAMENTO” COM
CELULAS ESTAMINAIS NAO
COMPROVADOQO?

Embora a investigacdo esteja em curso, a maioria dos
tratamentos com células estaminais sdo experimentais e
ndo demonstraram ser eficazes e seguros. Ha certas
informac¢8es que deve investigar se estiver a considerar
um “tratamento” com células estaminais ndo comprovado
fora de um ensaio clinico regulamentado, incluindo uma
descricdo detalhada do tratamento, a ciéncia que o
suporta, o resultado esperado e os riscos.

Alguns dos principais sinais de alerta de uma empresa que
anuncia um “tratamento” com células estaminais ndo
comprovado, incluem:

| Alegacdes baseadas em testemunhos de outros
pacientes. Desconfie de clinicas baseadas em
experiéncias de pacientes em vez de estudos
devidamente controlados. E fundamental avaliar a
resposta de um paciente ao tratamento num estudo
cego, em que o mesmo ndo sabe se recebeu ou ndo o
tratamento com células estaminais. Por vezes, os
doentes podem observar um beneficio percetivel
apds um tratamento que pode ndo ser o resultado do
préprio tratamento. Os doentes podem também ter
registado beneficios ndo relacionados com o trata-
mento. A menos que tenha havido uma investigacdo
clinica cuidadosamente avaliada, é dificil determinar
a eficacia do tratamento e o que um doente pode
esperar.
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Vdrias doencas tratadas com as mesmas células. Os
tratamentos com células estaminais ndo sdo “univer-
sais”. E expetdvel que diferentes doencas, como a
doenca de Parkinson e as doengas cardiacas, sejam
tratadas com diferentes tipos de células e, por
conseguinte, com diferentes tratamentos com células
estaminais, adequados a respetiva doenca. Além
disso, o seu tratamento deve ser efetuado por um
médico especialista na sua doenga ou patologia e
ndo noutra.

A origem das células ou a forma como o tratamento
serd efetuado nao esta claramente documentada.
Esta informacdo deve ser claramente explicada num
Formuldrio de Consentimento Informado ou de
Consentimento de Tratamento (ver pergunta 3.d.).
Além disso, deve existir um protocolo, que pode ser
considerado como o manual de instru¢des do
tratamento, que descreve o tratamento em pormenor
para o médico. Embora possa nao Ihe ser disponibili-
zado automaticamente, deve poder solicitar o
protocolo. Para um ensaio clinico ou tratamento
experimental, os protocolos devem ter sido revistos
quanto ao mérito cientifico por peritos independentes
e aprovados por um comité de ética para garantir que
os direitos e o bem-estar dos participantes serdo
respeitados. Ao considerar um tratamento com
células estaminais, pergunte quem aprovou este
protocolo e quando expira a sua aprovacao.

Afirma que ndo hd riscos. Qualquer tratamento
envolve sempre um risco. A informacao sobre os
possiveis riscos deve estar disponivel na investigacdo
pré-clinica ou clinica.

Custo elevado do tratamento ou custos ndo justifica-
dos. Nao é habitual que alguém pague para partici-
par num ensaio clinico. Pondere quais os custos
envolvidos no “tratamento”. Informe-se sobre os
custos adicionais para além da taxa de administragdo
do “tratamento”, tais como os custos dos cuidados
médicos de emergéncia no caso de efeitos adversos,
especialmente se estiver fora do seu pais. Informe-se
sobre os custos que o seu programa nacional de
saude ou o seu fornecedor de seguros de saldde
cobrirdo, em que circunstancias e em que paises.

(e D)
&

SSCR

ISSCR.org

Garantias de que pode armazenar as suas células
estaminais ou as do seu filho para utilizacdo terapéu-
tica futura. Embora existam algumas utilizacoes
legitimas para as células armazenadas, deve estar
ciente de que existem clinicas de células estaminais
e bancos de sangue/tecidos ndo regulamentados
que fazem falsas promessas sobre tratamentos com
células estaminais e promovem o armazenamento de
células estaminais durante anos, ou mesmo déca-
das, para utilizacées futuras ndo comprovadas ou
direcionadas a um vasto espetro de doencas nao
relacionadas com o tipo de células armazenadas.
Vocé e a sua familia devem estar cientes de que
armazenar células durante um periodo de tempo
indefinido para um potencial “tratamento” futuro
pode ser dispendioso e que ndo existem garantias de
que as células possam ser utilizadas ou de que o
tratamento futuro anunciado se revele seguro e
eficaz. Para saber mais, consulte As aplicacdes
clinicas da doacdo e armazenamento de células

estaminais.

Afirma que a aprovacdo regulamentar ndo é
necessdria. Em muitas jurisdi¢des, a supervisdo
regulamentar € necessdria se as células forem
manipuladas até um certo ponto (ver a definicdo de
manipulacdo minima, da TGA, como um exemplo)

ou se as células forem utilizadas de uma forma
diferente da forma como normalmente funcionari-
am (ver a definicdo de utilizacdo homdloga, da
TGA, como um exemplo) ou se as células forem
utilizadas de uma forma diferente da forma como
normalmente funcionariam (ver a definicdo de
utilizacdo homdloga, da TGA, como um exemplo).
Nestes casos, os tratamentos com células estami-

nais requerem uma supervisao regulamentar,
mesmo que as células sejam colhidas e devolvidas
ao préprio doente.
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4.c. O QUE DEVO PERGUNTAR
ANTES DE CONSIDERAR

UM “TRATAMENTO” COM
CELULAS ESTAMINAIS NAO
COMPROVADO?

Deve fazer todas e quaisquer perguntas sobre o “tratamen-
to” com células estaminais ndo comprovado que Ihe estd a
ser proposto e procurar uma segunda opinido de um médico
ou prestador de cuidados de salde, com qualificagbes,
competéncia e conhecimentos suficientes sobre células
estaminais e investigacao clinica. Ndo deve ser apressado ou
financeiramente seduzido a tomar uma decisdo - cer-
tifique-se de que compreende todo o plano de tratamento e
quaisquer potenciais riscos associados.

Os médicos envolvidos devem ser especializados na sua
doenca ou estado de salde, descrever outras opgoes de
tratamento e discutir todos os riscos que corre ao ser
submetido a um procedimento que ndo foi provado ser
seguro ou eficaz. Deverd ser-lhe fornecido um Formuldrio
de Consentimento Informado ou um Formuldrio de
Consentimento para Tratamento que deverd responder a
muitas das suas questdes (ver pergunta 3.d.). Deve
receber um formuldrio de consentimento para qualquer

“tratamento” com células estaminais ndo comprovado,
mesmo que ndo faga parte de um ensaio clinico. O
formuldrio deve sublinhar a natureza ndo comprovada do
tratamento e descrever os riscos especificos associados
ao(s) tratamento(s) com células estaminais. Este formuldrio
deve ser assinado por si (ou pelo seu representante legal)
e pela pessoa que fornece a informacgdo. Devera receber
uma coépia deste formuldrio.

Seguem-se as perguntas recomendadas a fazer quando se
considera um “tratamento” com células estaminais ndo
comprovado

O “TRATAMENTO”

O O “tratamento” é de rotina para esta doenca ou
condicdo especifica?

O Quais sdo as opgdes de tratamento alternativas
para a minha doenca ou condigdo?
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O Se fizer este “tratamento”, isso poderd afetar a
minha participagdo num ensaio clinico ou
excluir-me de outros potenciais tratamentos?

O Quais sdo os possiveis beneficios que posso
esperar? Como serdo avaliados e quanto tempo
demorara?

O Que outros medicamentos ou cuidados especiais
poderei necessitar?

O De que forma é que isto se enquadra no meu
plano de tratamento a longo prazo?

O De que forma é realizado este “tratamento” com
células estaminais?

O Qual é a origem das células estaminais?

O Como é que as células estaminais sdo identifica-
das, isoladas e cultivadas?

O As células sdo diferenciadas em células especial-
izadas antes do “tratamento”?

O De que forma é que as células sao dirigidas para
a parte correta do organismo?

O Se as células ndo sdo minhas, de que forma é
que o meu sistema imunitdrio pode evitar reagir
as células transplantadas?

PROVAS CIENTIFICAS E CONTROLO

O Quais sdo as provas cientificas mais recentes,
dos testes preliminares realizados com este
“tratamento”? Esta clinica efetuou, ela prdpria,
os estudos pré-clinicos ou ensaios clinicos com
este produto? Quais foram os resultados? Se
ndo, porqué?

O Existe algum controlo independente do plano de
tratamento? Pode indicar nomes de varios cientis-
tas e médicos que possam dar conselhos
independentes?

O Existe alguma supervisdo ou acreditacao
independente da clinica onde o “tratamento” sera
efetuado e das instalagdes onde as células sdo
processadas? Em caso afirmativo, essa super-
visdo ou acreditacdo é credivel? Devo confiar
nela de alguma forma quando tomar decisdes
sobre a minha salide e cuidados de salide?
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O Este tratamento foi aprovado por uma agéncia
reguladora nacional ou regional, como o In-
farmed, a EMA, a FDA, a PDMA ou a TGA, para
esta doencga ou patologia especifica?

SEGURANGA E EMERGENCIAS

O Quais séo os riscos do procedimento e os
possiveis efeitos secunddrios imediatos e a longo
prazo?

O O que seré feito se surgir uma reagdo adversa
(efeito secundario negativo)? Quem € a pessoa a
contactar em caso de emergéncia ou lesdo
relacionada com o tratamento? Quem prestard
cuidados médicos de emergéncia? O que devo
fazer se ndo conseguir entrar em contacto com
alguém da clinica em caso de emergéncia?

O Aclinica estd adequadamente preparada para
lidar com emergéncias, como uma reagdo
alérgica grave?

O Que tratamento de acompanhamento serd
efetuado e durante quanto tempo? O que
precisarei fazer?

O Quem é o médico responsavel pelo “tratamen-
to”? Que formacgdo especializada tem esse
médico? Qual é a formagdo dos outros médicos e
do pessoal técnico de apoio?

DIREITOS DOS DOENTES

O Quais sdo os meus direitos enquanto participante
- por exemplo, a confidencialidade, o meu direito
a ser informado de quaisquer novas informacgdes
que possam surgir, 0 meu direito a retirar-me do
processo de tratamento?

O Seficar ferido em consequéncia deste “tratamen-
to, a que indemnizacdo tenho direito? O que terei
de fazer para obter essa indemnizacao? Terei de
ir a tribunal e avangar com uma acdo judicial?
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CUSTO

O Existem custos para o tratamento? Em caso afirmati-
Vo, 0 que € que isso inclui? Que outros custos terei
de suportar?

O Quais serdo os custos de um tratamento de
urgéncia se surgirem complica¢des?

O Quem prestaria os cuidados de emergéncia e
quem os pagaria?

O O que acontece se houver uma complicagdo grave
que resulte numa incapacidade prolongada? Quem é
responsdvel pelo pagamento dos custos associados?

O Setiver de recorrer a um tribunal e procurar
solucBes através de litigios, quem é responsdvel
pelo pagamento das custas judiciais?

O Antes de viajar ou de aceitar um tratamento,
informe-se sobre os custos que o seu seguro de
viagem, o seu prestador de cuidados de salde
ou o seu programa nacional de salde cobrem,
em que circunstancias e em que paises.

O Como posso obter uma pré-aprovacdo da minha
seguradora ou plano de saude e tomar medidas
para evitar receber faturas médicas inesperadas e
indesejadas?

4.d. DEVO PEDIR UMA
SEGUNDA OPINIAO?

E aconselhado fazer todas e quaisquer perguntas sobre o
“tratamento” que Ihe estd a ser proposto e a procurar
obter segundas opinides de médicos independentes e
qualificados. O seu médico deve apoid-lo e ajuda-lo no
processo de obtencdo de uma segunda opinido. Os
prestadores de cuidados primdrios devem facilitar o
acesso a especialistas para ajudar os doentes a tomar
decis@es mais informadas sobre os seus cuidados. Os
registos médicos, protocolos de investigagao, protocolos
de tratamento e documentos de consentimento informado
devem ser fornecidos a pessoa que da uma segunda
opinido.

Para mais informacdes, visite A Closer Look at Stem Cells.
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GLOSSARIO

Tratamentos com células estaminais aprovados

Tratamentos baseados em provas convincentes de eficécia
e seguranca, aprovados pelos organismos reguladores
adequados e amplamente aceites pela comunidade
médica mundial. Atualmente, para além do tratamento de
vdrias leucemias e linfomas e de determinadas doengas
imunoldgicas, existem muito poucas doencas para as quais
as terapias baseadas em células estaminais estao
estabelecidas como tratamentos eficazes e seguros.

Ensaio clinico cego

Os participantes ndo sabem se recebem o tratamento
que estd a ser avaliado, um tratamento de controlo ou
um placebo.

Transplante de células estaminais do sangue/transplante
de medula éssea

O transplante de medula dssea, o transplante de células
estaminais do sangue ou o transplante de células
estaminais hematopoiéticas € um dos unicos tratamentos
com células estaminais que se provou ser eficaz e seguro.
Através do transplante de células estaminais sanguineas
sauddveis, estas podem substituir as células doentes,
produzindo potencialmente todas as futuras células
sanguineas e imunitdrias e tratando o doente. Os
transplantes de células estaminais sanguineas sdo
frequentemente utilizados para tratar doencas do sangue
(como cancros ou doengas dos glébulos vermelhos),
doengas de insuficiéncia da medula dssea e certas
doengas que resultam da falta ou disfuncdo de células
imunitdrias. Doencas metabdlicas hereditdrias também
podem ser tratadas através de transplante.

Ensaio clinico

Um estudo de investigagao concebido para responder a
perguntas especificas sobre um novo tratamento, ou uma
nova forma de utilizagdo de um tratamento atual, e que
estabelece se o potencial tratamento é eficaz e seguro.
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Termo Definicdao

Células estaminais

Células Uunicas do nosso corpo, definidas por duas
propriedades: podem dividir-se indefinidamente e podem
gerar varios tipos de células especializadas, como as
células da pele, dos musculos ou do sangue, entre outros.

Célula estaminal pluripotente (PSC)

Células estaminais que se podem diferenciar em todos os
tipos de células do corpo. As PSC incluem células
estaminais embriondrias e células estaminais pluripotentes
induzidas.

Formulario de consentimento informado ou de tratamento

Documento que descreve o papel de um paciente ao
receber um tratamento experimental e as possiveis
implicagdes de prosseguir com o tratamento experimental
ou ndo aprovado. Deve fornecer uma descrigcdo clara e
pormenorizada do tratamento ou procedimento, numa
linguagem simples e explicar as op¢oes de tratamento do
paciente, os seus direitos e responsabilidades e os riscos
que incorre.

Tratamento/procedimento experimental

Termos frequentemente utilizados para descrever
tratamentos com células estaminais que estdo a ser
testados em ensaios clinicos, mas que ndo estdo
aprovados como eficazes e seguros. Até a aprovacdo
formal, um tratamento com células estaminais que estd a
ser testado em ensaios clinicos é considerado
experimental. E importante compreender que testar um
tratamento com células estaminais em ensaios clinicos
ndo garante que este se ird tornar uma terapia aprovada e
estabelecida.

Placebo

Tratamento inativo utilizado como comparacgdo para
ajudar os investigadores a determinar se um tratamento é
mais eficaz do que nado receber qualquer tratamento.

Ensaio clinico aleatério

Os participantes sdo selecionados aleatoriamente para
receberem diferentes intervengdes, com o objetivo de
reduzir o enviesamento.

“Tratamento” com células estaminais ndo comprovado

Tratamento ndo testado em ensaios clinicos formais ou
regulamentados, ndo demonstrando, por isso, ser eficaz
ou seguro. Atualmente, os “tratamentos” com células
estaminais ndo comprovados estdo a ser comercializados
e administrados por clinicas e fornecedores de células
estaminais em todo o mundo que operam fora dos
padrdes éticos reconhecidos. A administragdo de
“tratamentos” ndo comprovados pode causar danos
fisicos, psicolégicos e/ou financeiros irreversiveis.
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RECURSOS

PARA DOENTES

Recursos da ISSCR

Sitio Web de educacdo publica da ISSCR, Sobre as
células estaminais:
https://www.aboutstemcells.org/

9 factos importantes sobre tratamentos com células
estaminais: https://www.aboutstemcells.org/info/nine-
things-to-know-about-stem-cell-treatments

Informacdes especificas sobre doencgas: _https:/www.
aboutstemcells.org/disease-specific-information

Glossdrio sobre células estaminais:
https://www.aboutstemcells.org/info/glossary

Acerca dos ensaios clinicos:
https://www.aboutstemcells.org/clinical-trials

Tipos de células estaminais:
https://www.aboutstemcells.org/info/stem-cell-types

Como a ciéncia se torna medicina:
https://www.aboutstemcells.org/science-to-medicine

Doagdo e bancos de células estaminais:
https://www.aboutstemcells.org/donation-banking

Sangue do corddo umbilical e utilizacdes no tratamento
de doencas:
https://www.aboutstemcells.org/info/cord-blood

Recursos para ensaios clinicos

Recursos para ensaios clinicos:
https://www.clinicaltrials.gov/

Como funcionam os ensaios clinicos: https://www.cancer.

gov/research/participate/clinical-trials/how-trials-work

O que é um placebo e porque é utilizado em ensaios:

clinicos: https://health.ucdavis.edu/ctsc/area/ clinicaltrials/

documents/What-is-a-Placebo.pdf
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Termos comuns que deve saber quando se inscreve num
ensaio clinico: https://jcto.weill.cornell.edu/patients/
clinical-trials-common-terms-to-know

Recursos adicionais
Interpretagcdo de Manipulagdo Minima e Uso Homélogo:

Infarmed: https://www.infarmed.pt/

AU: https://www.tga.gov.au/method-preparation-interpre-
tation-minimal-manipulation

EMA: https://www.ema.europa.eu/en/documents/ presen-

tation/presentation-cats-views-classification-atmps-homol-
ogous-use-nicolas-ferry_en.pdf

FDA: https://www.fda.gov/media/109176/download

A Europa aprova o Holoclar®, o primeiro medicamento
baseado em células estaminais: https://www.eurostemcell.

org/story/europe-approves-holoclar-first-stem-cell-based-me-
dicinal-product

O que sdo terapias ndo comprovadas?:
https://www.eurogct.org/what-are-unproven-therapies

SPCE-TC (Sociedade Portuguesa de Células Estaminais e
Terapias Celulares: http://spce-tc.org/
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