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A condi¢éo integra o grupo de doencas neuromusculares com heranca ligada ao cromossomo X

Uma condi¢éo rara e sem terapia especifica incorporada ao SUS foi tema de mais um Monitoramento do Horizonte
Tecnolbgico publicado pelo Ministério da Saude (MS). O documento identificou quatro tecnologias recém
registradas na agéncia sanitaria americana Food and Drug Administration para a distrofia muscular de Duchenne
(DMD), todas do tipo oligonucleotideo antisense. A DMD faz parte do espectro das distrofinopatias, grupo de
doencas neuromusculares com heranga ligada ao cromossomo X, causadas por muta¢des no gene que codifica a
distrofina (DMD), uma proteina estrutural das células musculares. O quadro clinico é caracterizado por atraso no
desempenho motor grosso, anormalidades na marcha, hipertrofia da panturrilha, dificuldade de se levantar da
posicdo deitada ou sentada e quedas frequentes.

O material foi elaborado pelo Nicleo de Avaliagdo de Tecnologias em Saude da UNIFESP-Diadema, com base
nas evidéncias disponiveis, com a finalidade de informar quanto aos potenciais impactos de tecnologias
emergentes (em estagio de desenvolvimento) para o tratamento da DMD.

Os sinais da doenca ndo estdo presentes no nascimento, no entanto, ainda na primeira infancia, os pacientes
comecam a apresentar fraqueza muscular. A DMD progride rapidamente e € comum que as crian¢as necessitem
de cadeira de rodas em torno dos 10 anos de idade. Simultaneamente ou em seguida surgem complicacdes
respiratérias e cardiacas, que incluem cardiomiopatia dilatada, arritmias, insuficiéncia cardiaca e insuficiéncia
respiratoria.

Acesse aqui 0 documento.

Atualmente, a terapia padrdo geralmente é baseada em corticosteroides, medicamentos capazes de retardar o
declinio da forca e da funcdo muscular, proporcionando uma reducé@o do risco de escoliose e estabilizacdo da
funcdo pulmonar. Abordagens para o tratamento especifico da DMD também estédo sendo exploradas, tornando o
panorama terapéutico para criangcas mais promissor.

Para que ocorra a oferta de medicamentos no SUS, é necessaria a andlise pela Comissdo Nacional de
Incorporacéo de Tecnologias no Sistema Unico de Satde (Conitec). Os relatérios de recomendag&o da Comiss&o
levam em consideragdo as evidéncias cientificas sobre eficicia, a acurdcia, a efetividade e a seguranca do
medicamento, e, também, a avaliacdo econdmica comparativa dos beneficios e dos custos em relagdo as
tecnologias ja incorporadas e o impacto da incorporacao da tecnologia no SUS.

© 2014 Rede Brasileira de Avaliagio Tecnologia e Saude - REBRATS - Direitos Reservados


http://conitec.gov.br/images/pdf/2022/20220505_InformeMHT_DistrofiaMuscularDuchene.pdf
http://www.tcpdf.org
http://200.214.130.94/rebrats/

