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Trabalhos Cientificos

Titulo: Resposta Antropométrica Ao Final Do Primeiro Ano De Terapia Com Vosorotida Em Uma Série
De Casos De Pacientes Com Acondroplasia: Estudo De Mundo Real

Autores: Introducdo: A vosoritida, um andlogo do peptideo natriurético tipo C, € atualmente a Unica
terapia-alvo aprovada para o tratamento de criancas e adol escentes com acondroplasia e com
placa de crescimento aberta. No Brasil, seu uso é autorizado pela Agéncia Naciona de Vigilancia
Sanitéria a partir de seis meses de vida, e mantida enquanto as placas de crescimento estiverem
abertas.Objetivos: Avaliar a resposta antropomeétrica apds um ano de uso de vosoritida em uma
coorte de criangas e adolescentes com acondropl asia acompanhadas em um hospital
terciario.Metodologia: Estudo longitudinal retrospectivo envolvendo sete pacientes com
acondroplasia (trés do sexo feminino), em uso continuo de vosoritida por, no minimo, 12 meses.
A dose foi gjustada conforme o peso do paciente e a concentracao da medicacdo. Foram
analisados o peso, comprimento/estatura e indice de massa corporal (IMC) no momento basal
(T1) eao fina do primeiro ano de tratamento (T2), expressos em Z-escores (desvio-padréo —
DP). A velocidade de crescimento anualizada (VC) foi avaliada pela variacéo percentual entre o
periodo pré-tratamento (VC1) e apés um ano de terapia (V C2). Avaliou-se também a frequéncia
de eventos adversos. Devido ao pequeno tamanho amostral, utilizou-se a mediana como medida
de tendéncia central.Resultados. A mediana de idade no inicio de tratamento foi 8,3 anos (0,8 a
13,8). Todos os pacientes apresentavam estenose de forame magno a ressonancia magnética,
sendo necesséria aintervencdo neurocirurgica em um caso. As medianas dos Z-escores das
variavels antropomeétricas basais (Z-1) e ao final do primeiro ano (Z-2) foram, respectivamente:
peso, Z-pesol -1,5 DP (-2,5 a+0,4), Z-peso2: -1,2 DP (-3,9a0,7), p =0,95,
comprimento/estatura, Z-compl: -4,8 DP (-5,6 a-3,9), Z-comp2: -4,4 DP (-5,9 a-3,7), p=0,6,
IMC, Z-IMC1: 1,8 DP (0,1 a4,9), Z-IMC2: 1,6 DP (0 a2,9) p=0,37. A mediana do ganho de Z-
escore de comprimento/estaturafoi de 0,3 DP. A mediana do ganho percentual da VC anualizada
de 68,5% (variacdo: -54,4 a 94,1%). O evento adverso mais frequente foi dor transitriano local
da aplicagdo (5/7), seguido de hirsutismo (3/7), sem relatos de eventos graves ou de
descontinuidade da terapia.Concluséo: Apos 12 meses de tratamento com vosoritida, observou-se
melhora modesta (ndo significativa) no Z-escore de estatura e no percentual de ganho daVC
anualizada, com ganhos comparaveis aos reportados em estudos clinicos controlados nesse
primeiro ano, apesar da pequena amostra e da heterogeneidade etéria e clinica dessa série de
casos. O perfil de segurancafoi favoravel, com boa tolerabilidade e auséncia de efeitos adversos
graves. Esses resultados reforcam os beneficios da vosoritida no contexto da pratica clinicareal e
aimportancia da continuidade do seguimento longitudinal estruturado para monitorar a
efetividade e seguranca da terapia em pacientes com acondroplasia
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