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B2 - Estudo clinico retrospectivo da alfataliglicerase no Hemorio

Vivian Rotman'; Patricia M. N. de Oliveira'; Hugo Defendi'; Tatiana Guima-
raes de Noronha'; Deborah Aratjo da Conceigdo'; Janaina Reis Xavier'; Maria
de Lourdes de Sousa Maia'; Renata de Souza Cravo?

1 - Bio-Manguinhos/FIOCRUZ;
2 - Instituto Estadual de Hematologia Arthur Siqueira Cavalcanti /Hemorio.

Introdugao:

O Hemorio é a unidade de referéncia no tratamento de doenga de Gaucher
(DG) no Rio de Janeiro/Brasil. Bio-Manguinhos vem liderando processos de
desenvolvimento conjunto de medicamentos bioldgicos, incluindo a transfe-
réncia de tecnologia do biofarmaco alfataliglicerase. A alfataliglicerase ¢ uma
terapia de reposi¢do enzimatica (TRE), produzida por um método novo, ba-
seado na cultura de células vegetais (cenoura) e tem sido utilizado no Brasil
desde outubro de 2010, no tratamento da DG.

Objetivo:
Avaliagdo dos pardmetros clinicos e laboratoriais de eficicia e de seguranca da
alfataliglicerase.

Metodologia:

Estudoretrospectivo, combase naavaliagdo de prontudrios de pacientescom DG
tipo 1, tratados com alfataliglicerase no Hemorio. Os pardmetros foram avalia-
dosantese durantea utilizagdo de alfataliglicerase. Paraanalise de eficacia, os pa-
cientes foram divididos em 2 grupos: grupo A (n=13), dos que iniciaram alfata-
liglicerase em 2010 e utilizam até hoje e grupo B (n=18), de pacientes que usaram
a alfataliglicerase mas néo utilizam atualmente. Para o grupo B a eficacia foi
avaliada apenas para aqueles que utilizaram o medicamento por um periodo
minimo de 12 meses (n=9). Avalia¢ido de seguranga foi feita em conjunto (gru-
pos A+B).

Resultados:

No grupo A, o tempo médio de uso da alfataliglicerase por participante foi de
3,6 (£ 0,05) anos. O gendtipo mais comum foi o L444P/N370S, presente em
46% dos pacientes. Ao comparar a evolu¢do pareada do figado e bago, obser-
vou-se que 46% dos participantes mantiveram os dois pardmetros estaveis. A
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média da hemoglobina na avaliacdo de 1 ano antes do inicio da alfataliglice-
rase foi de 14 g/dl (+/- 1,5) e a média da medida mais recente (2013-2014)
durante o uso da alfataliglicerase foi de 13,4 g/dl (+/- 2,2). Ndo houve variagao
significativa entre os valores médios de plaquetas, antes e durante o uso de
alfataliglicerase. No grupo B, o tempo médio de uso da alfataliglicerase por
participante foi de 3,6 (+ 0,05) anos. O gendétipo mais comum foi o N370S pre-
sente em 39% dos pacientes. Com relagdo ao figado, nos 9 pacientes com esta
avaliagdo, 6 (67%) mantiveram estavel o volume hepatico a palpagio, 2 (22%)
apresentaram aumento e em 1 (11%) houve diminui¢do. Em relacdo ao bago,
4 pacientes (44%) eram esplenectomizados. Entre os 5 em que foi analisado
o volume esplénico, 2 (40%) mantiveram este pardmetro estavel, em 1 (20%)
houve aumento e em 2 (40%) diminui¢do. No que concerne medidas de Hb
e plaquetas, ndo foram observadas alteracdes significativas nos valores antes
e durante o uso de alfataliglucerase. Entre os eventos adversos esperados, os
mais frequentes foram os musculoesqueléticos e de tecido conjuntivo. Em 3
pacientes (9,7%) houve necessidade de interrup¢do do tratamento por reagdo
infusional.

Conclusio:

A alfataliglicerase apresentou perfis de eficacia e seguranga favoraveis.
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