CONSIDERANDO EPIDEMIOLOGIA DE DOENGCA RARA, COM PREVALENCIA
MEDIA SUGERIDA DE APENAS 623 PACIENTES (623 - 5078) EM TODO O
TERRITORIO BRASILEIRO, CONVEM CONSIDERAR O IMPACTO CLINICO
DESCRITO DO MEDICAMENTO A DESPEITO DE INCREMENTO DE CUSTO.

EM ESTUDO DE MUNDO REAL REALIZADO NA ITALIA E PUBLICADO EM
MARCO DE 2022, AVALIANDO O IMPACTO DA INOTERSENA, FOI
ENCONTRADO QUE ENTRE 7 PACIENTES NO ESTAGIO 1 E 16 PACIENTES NO
ESTAGIO 2, O ESTAGIO PERMANECEU ESTAVEL EM 92% DOS PACIENTES,
BEM COMO A CAPACIDADE DE DEAMBULACAO EM 78%, COM MELHORA
EM 4%. OS PACIENTES QUE PIORARAM O ESTAGIO (TOTAL DE 2 PACIENTES
PASSARAM DE ESTAGIO 2 PARA 3, COM NECESSIDADE PORTANTO DE
CADEIRA-DE-RODAS) FORAM NOS PRIMEIROS 6 MESES, E 1SSO
PROVAVELMENTE SE EXPLICA PELO TEMPO NECESSARIO PARA O
MEDICAMENTO ATINGIR EFEITO. PARA TODOS OS OUTROS HOUVE
ESTABILIDADE ATE 18 MESES. ALEM DISSO, A PROGRESSAO ANUAL DA
NEUROPATHY IMPAIRMENT SCALE FOI MENOR DO QUE A ESPERADA NA
HISTORIA NATURAL DA DOENCA (9,9 X 14,3 PONTOS). ADEMAIS, A
QUALIDADE DE VIDA FOI PRESERVADA PELO TRATAMENTO TANTO NOS
ESTAGIOS 1 QUANTO 2 (ARTIGO ANEXO 1).

EM ESTUDO OPEN LABEL DE EXTENSAO DE 3 ANOS DO NEURO-TTR
PUBLICADO EM JULHO/2022 FOI EVIDENCIADO QUE A MELHORA DA
NEUROPATHY IMPAIRMENT SCALE EM COMPARACAO COM A HISTORIA
NATURAL DA DOENCA FOI MANTIDA INDEPENDENTE DO ESTAGIO (10U 2),
BEM COMO A MELHORA DA QUALIDADE DE VIDA PELO SF-36, O QUE
DEMONSTRA EFICACIA SUSTENTADA (ARTIGO ANEXO 2).
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