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INTRODUCAO

A atrofia muscular espinhal (AME) € uma

doenca neuromuscular  autossdémica

recessiva caracterizada por funcdes
motoras reduzidas, fraqueza progressiva
e atrofia dos musculos esqueléticos.
Ocorre pela deficiéncia da proteina de
sobrevivéncia do neurénio motor (SMN),
através da delegcdo do gene SMN1 no
cromossomo 5q13. O numero de cépias
do gene SMN2 compensa parcialmente a
perda ao produzir baixas quantidades de
SMN. As opcdes de terapia medicamentosa
atuais incluem: apitegromab (anticorpo
monoclonal), onasemnogene abeparvovec
( terapia de substituicdo génica) e o
nusinersen (oligonucleotideo antisense),
cada qual com mecanismos de acao

especificos.

OBJETIVOS

Revisar os tratamentos disponiveis para
a atrofia muscular espinhal e avaliar sua
eficacia.
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MATERIAIS E METODOS

Apresente revisao sistematica ocorreu em maio de 2024, através da base de dados PubMed.
Incluiu-se estudos clinicos publicados nos Gltimos 5 anos. Inicialmente, identificaram 71
artigos. ApGs a analise de resumos e titulos, restaram 25 artigos. Na selecao final, ap6s
leitura na integra dos textos, apenas 7 artigos foram incluidos. Descritores utilizados:
“spinal muscular atrophy” AND “treatment” OR “medication”.

RESULTADOS

Os estudos demonstram que o apitegromab apresenta um perfil farmacocinético linear e
de baixa variabilidade. Doses de 20 mg/kg a 30 mg/kg foram toleradas, porém com poucos
efeitos clinicos favoraveis. Entretanto, foram analisadas modificagbes musculares apenas em
animais. Além disso, sua meia-vida prolongada (24-31 dias), aumenta a suscetibilidade dos
pacientes areacdes adversas como: dor de cabeca, pirexia e infec¢ao do trato respiratério
superior. Em relacdo ao onasemnogene abeparvovec, pacientes com uma mediana de
38 meses e média de 32 dias obtiveram melhorias nos marcos de desenvolvimento, com
estagnacdo das condicdes existentes. Fator que permitiu o adiamento da alimentacéo
mecanica e do suporte ventilatério. Entretanto, seus efeitos colaterais englobam vomitos,
hepatotoxicidade e trombocitopenia. O nusinersen evidenciou aumento da sobrevivéncia
livre de eventos e melhora da fungdo motora em diferentes subtipos de AME. Além disso, ele
reduz e estabiliza a fadiga relacionada a disfungédo da jungdo neuromuscular. No entanto,
pelo medicamento ndo conseguir atravessar eficientemente a barreira hematoencefalica, &
necessaria a administrag@o seja por via intratecal no liquido cefalorraquidiano, a partir de
técnicas de fluoroscopia.

DISCUSSAO

Apesar do apitegromab conter resultados promissores para a funcdo motora, ainda ha
poucos estudos realizados em seres humanos. Por sua vez, quando equiparado ao
apitegromab, o0 onasemnogene abeparvovec apresentou desfechos clinicos mais favoraveis
em portadores de AME, com aumento no desenvolvimento motor e postergacdo de
intervencdes agressivas. Contudo, é importante ressaltar que o tratamento esté associado
a um nivel moderado de efeitos adversos. O nusinersen melhora a qualidade de vida do
paciente e auxilia na sua capacidade funcional. Todavia, pela via de administracédo ser

invasiva, expde o paciente a maiores riscos pds e perioperatorios.
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CONCLUSAO

Conclui-se que, as terapias atuais sao eficazes, com indices aceitaveis de tolerabilidade
em humanos. Entretanto ha necessidade de mais estudos em diferentes populagdes,
com maior padronizagédo nas escalas de desenvolvimento, intervalos de tempo e vias de

administracéo.
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