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Resumo: Acondroplasia é decorrente de mutagdo no gene do receptor do fator de crescimento de
fibroblastos tipo 3 (FGFR3), levando a ateracdo da ossificacdo endocondral. A vosoritida
bloqueia a hiperexpressdo do gene e esté indicada para tratamento desta condic&o.Descrever o
perfil epidemioldgico dos pacientes acondroplésicos que iniciaram terapia com vosoritida num
servigo de referéncia em endocrinologia pediatrica no sul do Brasil.Estudo transversal, descritivo
e qualitativo, com dados coletados de prontuario.Foram avaliados sete pacientes em uso de
vosoritida, todos com mutagdo no FGFR3 confirmada. Destes, 42,8% apresentaram compressao
do forame magno. A média de idade do inicio do tratamento foi de 5 anos com tempo médio de
uso até o momento de 5,4 meses. A média da velocidade de crescimento em uso da medicacao
foi de 6,9cm/ano. Nenhum paciente apresentou efeitos colaterais significativos.A acondroplasia é
causada por variantes patogénicas no gene FGFR3 que levam ao prejuizo da ossificagdo
endocondral, culminando em baixa estatura desproporcional e complicagbes multissistémicas,
como macrocrania com estenose de canal medular. A vosoritida, analogo do peptideo natriurético
tipo C, blogueia a hiperexpressdo do gene FGFR3, permitindo a proliferacdo dos condrécitos.
Ensaios clinicos demonstram que o medicamento € seguro e eficaz na promogdo do crescimento
e possivelmente na reducdo das complicacbes multissistémicas em criangas com acondroplasia.
Até o momento, apesar do curto periodo de tratamento, a medicacdo parece melhorar a
velocidade de crescimento anua e a motricidade, com bom perfil de seguranca.
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