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INTRODUCAO: A Hemoglobindria Paroxistica Noturna (HPN) é uma doenca extremamente rara
definida pela deficiéncia na expressdo de glicosil-fosfatidil-inositol (GPI), uma molécula que serve
como ancora para a ligacéo de proteinas a membrana das células hematopoiéticas, essas proteinas
regulam o sistema de complemento, como CD55 e CD59. A HPN é causada por mutagdes no gene
PIGA, responsavel pela sintese do GPI. A deficiéncia de GPI resulta na reducdo da expressdo de
proteinas ancoradas a membrana celular, manifestando-se com: hemdlise intravascular com
hemoglobindria, trombose de vasos de grande calibre e até anemia aplasica. O tratamento paraa HPN
era limitado, antes da disponibilidade do eculizumabe, esse anticorpo monoclonal humanizado atua
agindo como inibidor terminal do complemento, direcionado a proteina C5, que impede a ativagéo do
C5 e aformagéo do complexo terminal do complemento, evitando a lise dos eritrécitos. Evidéncias
demonstraram que o tratamento com eculizumabe resultou em menor risco de hemdlise e trombose,
menos transfusdes de hemacias, melhor funcéo renal e aumento da sobrevida. Entretanto, o seu uso
aumenta o risco de infeccdo meningocdcica, além de apresentar um custo elevado. OBJETIVO:
Apresentar a eficécia e indicagdo do eculizumabe na abordagem terapéutica da hemoglobinuria
paroxistica noturna. METODOLOGIA: Trata-se de uma revisdo de literatura, na qual foram
utilizadas ferramentas de busca on-line, como PubMed, Scielo e Google Académico, entre 0s anos de
2018 e 2023, com os seguintes descritores. hemoglobindria paroxistica noturna; eculizumabe;
tratamento. RESULTADOS: Estudos mostraram que ap0s a introdugdo do eculizumabe, houve
aumento da expectativa de vida, com sobrevida em 5 anos de 96,5%. Ademais, cerca de 90% dos
pacientes respondem ao medicamento, e 10% atingem a remissdo compl eta e niveis de hematimétricos
normais; 35% a 40% dos pacientes ndo precisam de transfusdes de hemaécias, apresentando uma
anemia leve; e os outros 30% tém anemia moderada, necessitando de transfusdes de hemécias.
CONCLUSAO: Como se V&, o uso do eculizumabe no tratamento da HPN demonstra resultados
satisfatérios, sendo uma medicacdo que melhora a qualidade de vida da maioria dos pacientes.
Entretanto, é necessério avaliar o custo-beneficio da medicagéo, pois apresenta riscos e custo elevado,
sendo necessario judicializar para seu acesso.
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