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Resumo: O tratamento da baixa estatura em criangas nascidas pequenas para a idade gestacional (PIG)
requer injecdes didrias de horménio do crescimento (GH) que podem ser dificeis para pacientes e
cuidadores. A somapacitana € um GH de longa duragdo em desenvolvimento em fase 3 para
terapia de reposicdo em criangas com deficiéncia de GH (DGH). Apresentamos os resultados de
52 semanas do primeiro estudo de fase 2, randomizado, multinacional, aberto, controlado e de
busca de dose (NCT03878446) investigando a eficacia e seguranca da somapacitana como
tratamento para baixa estatura em criangas nascidas PIG comparado ao GH diario (Norditropin®,
Novo Nordisk A/S). 62 criangcas pré-puberes virgens de tratamento com GH (35,5% do sexo
feminino) receberam somapacitana 0,16, 0,20 ou 0,24 mg/kg/semana subcutaneo (SC) ou GH
diario 0,035 ou 0,067 mg/kg/dia. Todas as criangas foram subsequentemente incluidas em um
estudo de extensdo de seguranca a longo prazo. Na semana 52, a velocidade média de
crescimento (VC) observada foi de 8,5, 10,3 e 10,6 cm/ano para 0,16 (n = 12), 0,20 (n = 13) e
0,24 mg/kg/semana (n = 12) de somapacitana, respectivamente, em comparagdo com 9,4 e 11,2
cm/ano para 0,035 (n = 11) e 0,067 mg/kg/dia (n = 13) de GH diario, respectivamente. Foram
observados aumentos no IGF-1 dose-dependentes com somapacitana e GH diério, e foram
encontradas relactes significativas de dose-resposta para a V C para somapacitana. Entre as doses
de somapacitana investigadas, 0,24 mg/kg/semana proporcionou uma resposta de IGF-I mais
semelhante a de 0,067 mg/kg/dia de GH dié&rio. Todas as doses de somapacitana foram bem
toleradas, ndo foram identificadas preocupagdes com a seguranga. Os eventos adversos relatados
foram leves a moderados, a maioria foi avaliada como improvavel de estar relacionado ao
tratamento. O perfil de tolerabilidade foi favoravel e consistente com o do GH diério. Foram
detectados anticorpos anti-hGH néo neutralizantes e de baixo titulo em uma crianga no brago com
GH diario 0,067 mg/kg/dia, ndo sendo detectados em outros bracos de tratamento. Um paciente
tratado com somapacitana 0,20 mg/kg/semana desenvolveu diabetes mellitus tipo 1. Este evento
foi avaliado como néo relacionado ao tratamento. N&o houve outro achado clinicamente relevante
em relacdo a0 metabolismo da glicose. os dados sugerem que 0,24 mg/kg/semana de
somapacitana parece ser a dose mais eficaz em criangas com baixa estatura nascidas PIG ap6s 52
semanas de tratamento. Além disso, os perfis de seguranca e tolerabilidade dessa dose séo
semelhantes aos de GH diario nadose 0,067 mg/kg/dia.
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