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Delandistrogeno Moxeparvoveque para o Tratamento da
Distrofia Muscular de Duchenne

Eixo tematico: Inovacdo em ATS e monitoramento de tecnologias
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Estudo com seres humanos/protocolo CEP: Nao

Introducao: Distrofia muscular de Duchenne (DMD) é a forma mais comum e grave de distrofia muscular causada por muta-
¢oes no gene que codifica adistrofina. A auséncia ou deficiéncia da proteina distrofina leva a danos repetidos nas fibras mus-
culares e desencadeia inflamacao cronica, fibrose progressiva e comprometimento das células-tronco musculares. Este alerta
de monitoramento de horizonte tecnolégico foi elaborado com a finalidade de informar quanto aos potenciais impactos de
delandistrogeno moxeparvoveque (Elevidys®) para o tratamento da DMD.

Método: A estratégia de busca foi realizada em duas etapas, em 15 de abril de 2024, e ndo houve restricdo quanto ao idioma.
Na primeira etapa, foi realizada a busca nas bases de dados Cortellis, da Clarivate Analytics, e de registros de ensaios clini-
cos na plataforma ClinicalTrials.gov. Na segunda etapa, identificaram-se ensaios clinicos publicados por meio de busca nas
bases de dados MEDLINE, Embase e Cochrane Library. Os titulos recuperados foram inseridos no gerenciador de referén-
cias EndnoteTM, para remocao de duplicatas e triagem.

Resultados: Oito registros de ensaios clinicos e quatro ensaios clinicos publicados foram incluidos. Dos registros, seis ensaios
clinicos estavam em andamento e dois concluidos. Sete deles foram conduzidos nos Estados Unidos e um na Espanha. Qua-
tro estudos correspondiam afase | ou Il (=67 participantes); dois estudos a fase Il (n=520) e dois estudos a fase IV (n=648).
Cinco estudos avaliaram em especifico a populacéo pediatrica (n=677). Os achados de eficacia e seguranca dos quatro ensaios
clinicos revelaram mudanca da linha de base na quantificacdo de expressao da proteina distrofina delandistrogeno moxepar-
voveque; avaliacdes funcionais com melhoria sustentada ao longo de um ano e estabilizacdo da funcdo motora em até dois
anos apos o tratamento; e eventos adversos considerados leves e moderados, resolvidos nos primeiros 90 dias apds a infu-
sdo. O evento adverso mais frequente foi vomito e foram relatados como eventos adversos graves rabdomidlise, aumento
nas enzimas hepaticas e necessidade de hospitalizacao.

Conclusao: O perfil de seguranca e eficacia de delandistrogeno moxeparvoveque para o tratamento de DMD apresenta-se
consistente entre os estudos. No entanto, o nimero pequeno de estudos e de pacientes avaliados, torna o poder de reco-
mendacao fraco. Estudos de fase 3 controlados por placebo e com maior tamanho de amostra e de tempo de seguimento
dos participantes sdao necessarios para validar de forma significativa os achados de eficacia e de seguranca a longo prazo.
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