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USO DE MECASERMINA NO TRATAMENTO DA SINDROME DE RETT: UMA
REVISAO SISTEMATICA
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ALVES; ALICE CAMPOS MENESES; SABRINE ZAMBIAZI DA SILVA

Introducao: A sindrome de Rett ¢ um transtorno do neurodesenvolvimento
predominante em meninas, classificado dentro do espectro do autismo e geralmente
diagnosticado na infancia. Sua principal causa sao mutagdes no gene MECP2, que afetam
a maturacdo sinaptica e a manutencao cortical, impactando a expressao do fator
neurotroéfico derivado do cérebro (BDNF). Atualmente, a trofinetida é o unico tratamento
aprovado, enquanto a mecasermina, um analogo do fator de crescimento semelhante a
insulina tipo 1 (IGF-1), estd em investigagdao. O IGF-1 desempenha um papel essencial na
neuroplasticidade, tornando-se um candidato terapéutico promissor. Objetivo: Avaliar a
eficdcia da mecasermina no tratamento dos sintomas da sindrome de Rett.

Metodologia: Foram incluidos um estudo aberto e quatro ensaios clinicos nao
randomizados sobre o uso de mecasermina. A busca foi realizada nas bases PubMed,
Scopus e Embase, utilizando termos MeSH e excluindo revisdes e relatos de caso.
Estudos foram selecionados independentemente da dosagem, via de administragdao ou
caracteristicas demograficas, abrangendo todos os estagios e niveis de gravidade da
sindrome. O risco de viés foi avaliado pela ferramenta da Cochrane Collaboration.
Resultados: Os desfechos clinicos indicaram melhora nos escores do International
Scoring System (ISS) e da Rett Severity Scale (RSS) entre os pacientes tratados,
enquanto o grupo nao tratado apresentou maior progressao da doenca. Também foram
observadas melhoras em parametros comportamentais, como estereotipias e interacoes
sociais, embora alguns estudos tenham relatado aumento na frequéncia cardiaca e
variagoes no humor. Efeitos adversos foram leves a moderados. Em relacao aos achados
eletroencefalograficos, os resultados foram inconsistentes, sem mudangas significativas
na dessincronizacao da banda alfa, mas com tendéncias em espectros de poténcia. A
analise genética revelou subgrupos moleculares com respostas diferenciadas ao
tratamento. Conclusao: Embora a mecasermina demonstre potencial na estabilizagao
de sintomas e melhora de fungdes sociais e cognitivas, os achados em EEG e genética sao
heterogéneos. Estudos mais amplos e bem delineados sdo necessarios para definir sua
eficacia e identificar os pacientes com maior beneficio potencial.
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