Revista Multidisciplinar em Salide ISSN: 2675-8008 V. 3, n°4, 2022

/®¢ CONACLIL

Q_ @ I Congresso Brasileiro
©) de Pesquisas e Analises

Clinicas On-line
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DEZAPARVOVEC/AMT-061
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Introducdo: A hemofilia B é uma doenca hemorragica hereditaria e recessiva que causa deficiéncia
do fator IX de coagulagdo, podendo gerar sangramentos prolongados e graves. A terapia génica é uma
abordagem promissora e uma possivel alternativa ao tratamento da hemofilia B, sendo que a
Etranacogene dezaparvovec (AMT-061) é um vetor viral adeno-associado que carrega uma copia
funcional do gene do fator I X, utilizado para o tratamento da doenca. Objetivo: Este estudo tem como
objetivo avaliar a eficéacia e seguranca da terapia génica com AMT-061 em pacientes com hemofilia B.
M etodologia: Foram analisados ensaios clinicos (EC) de fase 3 realizados até fevereiro de 2023
encontrados na base de dados Clinical Trials.gov, portanto, foi incorporado o ensaio open |abel
multicéntrico denominado HOPE-B, com identificador NCT03569891. O EC contabilizou com 54
pacientes com hemofilia B grave ou modera-grave (atividade FIX <2%) que receberam dose Unica de
AMT-061 em comparagdo ao tratamento padréo (uso exégeno do FIX). A eficacia do tratamento foi
avaliada por meio da atividade enddgena do fator I X, além da taxa anual de sangramentos e 0 uso
exogeno do fator IX. A seguranca do tratamento foi avaliada por meio do monitoramento de eventos
adversos. Resultados: A terapia génica com AMT-061 foi eficaz na elevacéo dos niveis de atividade
enddgenos do fator | X, reduzindo significativamente o nimero de sangramentos anuais. Além disso, a
necessidade de tratamento de reposi¢éo do fator 1X foi reduzida em 96% dos pacientes tratados com
AMT-061. O tratamento também foi considerado seguro, com poucos eventos adversos relatados,
sendo em maioria leves. Conclusédo: A terapia génica com AMT-061 apresentou resultados
promissores no tratamento da hemofilia B em ensaios clinicos, com eficécia e seguranca comprovadas
em pacientes com adoenca. A utilizacdo deste vetor viral que carrega uma cépia funciona do gene foi
aprimorada ap6s AM T-060, podendo ser uma opgéo para o tratamento da hemofilia B, com potencial
para melhorar a qualidade de vida dos pacientes e se tornando uma alternativa ao Unico tratamento
disponivel. Agéncias internacionais de controle a medicamentos renomadas, como FDA e EMA, ja
aprovaram seu uso nos Estados Unidos e na Unido Europeia, respectivamente
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