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Resumo: Introdugéo: A terapia com afaasfotase (uma fosfatase alcalina humana recombinante), foi
desenvolvida para tratar hipofosfatasia, que cursa com alteracbes Osseas, raquitismo,
osteomalécia, disfuncdo respiratéria, podendo ser letal em formas graves, de inicio
perinatal/lactente. Objetivo: A alfa-asfotase € eficaz para o tratamento das manifestagdes 0sseas e
suas consequéncias em pacientes com hipofosfatasia de inicio pediatrico? Métodos. Foi realizada
busca sistematizada da literatura nas bases de dados PubMed e Cochrane, visando responder ao
objetivo da pesguisa. Foram utilizados os descritores “asfotase afa’ [Supplementary Concept]
AND “Hypophosphatasia [Mesh], e seus sindbnimos indexados. Resultados: A maior parte dos
artigos recuperados consistiram em ensaios clinicos de fase Il. Selecionou-se dois artigos que
possuiam melhores evidéncias: 1- ensaio clinico de fase I11 realizado em 12 criangas de 6-12 anos
com lesBes provenientes da hipofosfatasia com cinco anos de seguimento, 2- ensaio clinico
multicéntrico de fase IV em 11 hospitais, com 13 pacientes apresentando hipofosfatasia de inicio
pediétrico realizado por 24 meses. Os ensaios clinicos avaliaram a eficacia do tratamento com
afaasfotase em pacientes com hipofosfatasia de inicio pediatrico. Os resultados mostraram
melhora radiografica da mineralizagdo Gssea, com diminui¢do da média do escore de gravidade
do raquitismo, do inicio do tratamento para 12 e 24 semanas, de -3,4 + 3,4 (p=0,016) e-5,4 + 2,7
(p=0,002), respectivamente. Houve melhora do desenvolvimento motor globa (p=0,003), do
status respiratério e da taxa de sobrevivéncia, sendo 100, na hipofosfatasia grave perinatal. As
alteragtes esquel éticas melhoraram apos seis meses do tratamento iniciado em criangas de 6-12
anos (p=0,001), e persistiu por até cinco anos. Conclusdo: Os ensaios clinicos encontrados
demonstraram a eficacia no uso da afaasfotase, porém como a amostra era limitada e
heterogénea, s80 necessarios mais estudos com amostra maior e mais homogénea para determinar
0s grupos beneficiados
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