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RESUMO: A Atrofia Muscular Espinhal (AME) é uma doenga neurodegenerativa hereditaria
de cariter autossémico recessivo, que pode ser subdividida em cinco tipos. Ela causa uma
fraqueza muscular grave e atrofia dos misculos esqueléticos, tendo um impacto muito negativo
para os seus portadores. O objetivo desta revisdo foi analisar o uso do medicamento nusinersen
para o tratamento da AME, através da sua eficécia, efeitos adversos e adesdo entre os pacientes.
Foi realizada uma busca por trabalhos prévios na plataforma PubMed e BVS, e um total de 26
artigos cientificos foram incluidos apés a utilizagio dos critérios de inclusdo e exclusdo. Através
dos estudos analisados foi observado que o nusinersen tem um impacto muito positivo na
evolu¢io da doenga, causando uma melhora clinica na fun¢io motora e respiratdria, ou entio,
uma estabilizacio da evolugdo. Os efeitos adversos foram minimos, em sua maioria brandos e
relacionados 4 puncio lombar. A adesio do medicamento foi baixa, devido a4 complexidade do
tratamento. Em conclusdo, é importante a estimulagio do uso do medicamento, visto que ele
modifica a histéria natural da doenca, impactando positivamente a vida destes pacientes,
reduzindo complicag¢des e evolugio desfavorivel da doenga.
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ABSTRACT: Spinal Muscular Atrophy (SMA) is an autosomal recessive hereditary
neurodegenerative disease, which can be subdivided into five types. It causes severe muscle
weakness and atrophy of skeletal muscles, having a very negative impact on its sufferers. The
objective of this review was to analyze the use of the drug nusinersen for the treatment of
SMA, through its effectiveness, adverse effects and adherence among patients. A search for
previous works was carried out on the PubMed and VHL platforms, and a total of 26 scientific
articles were included after using the inclusion and exclusion criteria. Through the studies
analyzed, it was observed that nusinersen has a very positive impact on the evolution of the
disease, causing a clinical improvement in motor and respiratory function, or a stabilization of
the evolution. Adverse effects were minimal, mostly mild and related to the lumbar puncture.
Adherence to the medication was low due to the complexity of the treatment. In conclusion,
it is important to encourage the use of medication, as it modifies the natural history of the
disease, positively impacting the lives of these patients, reducing complications and

unfavorable progression of the disease.
Keywords: Spinal Muscular Atrophy. Nusinersen. Treatment.

RESUMEN: La atrofia muscular espinal (AME) es una enfermedad neurodegenerativa
hereditaria autosédmica recesiva, que se puede subdividir en cinco tipos. Provoca debilidad
muscular severa y atrofia de los musculos esqueléticos, lo que tiene un impacto muy negativo
en quienes lo padecen. El objetivo de esta revisién fue analizar el uso del firmaco nusinersen
para el tratamiento de la AME, a través de su efectividad, efectos adversos y adherencia entre
los pacientes. Se realiz6 una bisqueda de trabajos previos en las plataformas PubMed y BVS, y
se incluyeron un total de 26 articulos cientificos luego de utilizar los criterios de inclusién y
exclusién. A través de los estudios analizados se ha observado que nusinersen tiene un impacto
muy positivo en la evolucién de la enfermedad, provocando una mejoria clinica de la funcién
motora y respiratoria, o una estabilizacién de la evolucién. Los efectos adversos fueron
minimos, en su mayoria leves y relacionados con la puncién lumbar. La adherencia a la
medicacién fue baja debido a la complejidad del tratamiento. En conclusién, es importante
incentivar el uso de medicamentos, ya que modifican la historia natural de la enfermedad,
impactando positivamente la vida de estos pacientes, reduciendo las complicaciones y la

progresién desfavorable de la enfermedad.

Palabras clave: Atrofia Muscular Espinal. Nusinersen. Tratamiento.

INTRODUCAO

A atrofia muscular espinhal (AME) é uma doenca neurodegenerativa hereditdria de
cariter autossdmico recessivo que atinge os neurénios motores inferiores da medula espinhal e
do tronco encefilico. Com a degeneragio progressiva, tem-se a fraqueza muscular grave e
atrofia dos musculos esqueléticos, sendo o agrupamento proximal o mais acometido, mas
também os distais e tronco. (Finkel et al., 2023; Giinther et al., 2024). Sua incidéncia em recém
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nascidos é cerca de 1:6.000 a 1:10.000 (Huang et al., 2023). Em sua maioria, uma delegio
homozigética do gene Survival of Motor Neuron 1 (SMN1) em 5q13 leva 4 produgio insuficiente
da proteina do neurdnio motor de sobrevivéncia (SMN). O SMNI1 é responsével pela producio
da maior parte de SMN, enquanto o Survival of Motor Neuron 2 (SMN2), corresponde & menor
parte. Uma mutagio pontual na posi¢do 6 do exon 7 leva a um splicing alterado de pré-RNAm
em SMN2. A falta do exon 7 resulta em uma proteina SMN2 truncada que é rapidamente
degradada pelo sistema ubiquitina-proteassoma, o que leva a quantidades insuficientes de SMN
necessarias para o funcionamento normal do neurénio motor. (Badina et al., 2023; Giinther et
al., 2024).

A AME pode ser subdividida em cinco tipos considerando a idade de inicio da doenga e
gravidade, comecando do tipo o até o tipo 4. Considerando a AME tipo o, os sintomas tém inicio
no periodo pré-natal, sendo manifestada com diminui¢io dos movimentos fetais, contraturas
articulares e defeitos cardiacos, sendo necessirio suporte ventilatério ao nascer e tendo
expectativa de vida até os 6 meses de idade. Na AME tipo 1, também conhecida como -Doenca
de Werding-Hoffmann- os pacientes se tornam sintomdticos antes dos 6 meses de idade e nio
conseguem sentar-se sozinhos, sem suporte. Além disso, se ndo tiverem ventilacdo assistida, é
esperado que ndo sobrevivam até os 24 meses. (Badina et al., 2023; Vidovic et al., 2023).

A AME tipo 2, é conhecida como a forma intermedidria da doenca, os sintomas
geralmente aparecem antes dos 18 meses de idade e o paciente apresenta fraqueza progressiva
nas pernas proximais, mas podem se sentar sem suporte e sobreviver até a idade adulta. Na
AME tipo 3, também conhecida como -Doenca de Kugelberg-Welander- o diagnéstico acontece
depois dos 18 meses de idade, eles alcangam a capacidade de andar independentemente, porém,
a fraqueza muscular acarreta em distirbios da marcha e, possivelmente, perda da deambulagio.
Quanto a AME tipo 4, a apresentacdo dos sintomas ocorre apés os 30 anos de idade e raramente
ha perda da deambulacio, mas caso isso aconteca, é esperado apds a quinta década de vida.
(Badina et al., 2023; Vidovic et al., 2023).

Em 2016, foi aprovado pela Food and Drug Administration (FDA) nos EUA o primeiro
medicamento para a AME, o Nusinersen. Ele é um oligonucleotideo antisense administrado
intratecalmente que altera o splicing do pré-mRNA do SMN2z, fazendo com que ele seja
expressado de maneira completa, e consequentemente, leva a producio de quantidades
suficientes da proteina SMN necessérias para a sobrevivéncia dos neurdénios motores. (Badina
et al., 2023; Finkel et al., 2023). O esquema adotado para sua administracio é baseado em quatro
doses de carga de 12 mg, ou seja, -3 doses separadas por 2 semanas, e por conseguinte, -uma
quarta dose espacada de 1 més- seguidas por doses de manutencio a cada 4 meses. Ensaios
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clinicos e outros estudos comparados com a histéria natural da doenga apontam uma eficécia
significativa, na fun¢io motora e qualidade de vida da populagio com AME, desde recém-
nascidos pré sintomadticos até adultos de inicio tardio. Além disso, o medicamento demonstrou-
se extremamente seguro, sem efeitos adversos significativos, mas em sua maioria relacionados
com a pungido lombar, tais como infec¢des, vomitos, pneumonia e gastroenterite. (Yang et al.,
2023; Finkel et al., 2023).

A avaliagio das habilidades motoras é realizada por meio de escalas funcionais adaptadas
para as idades dos pacientes portadores de AME. Dentre elas, a escala Hammersmith Infant
Neurological Examination Section 2 (HINE-2), voltada para pacientes até 39 meses de idade,
contendo oito parimetros de avaliagdo. Para AME tipo 1, a escala Children's Hospital of
Philadelphia Infant Test of Neuromuscular Disorders (CHOP-INTEND) ¢ utilizada entre 3 meses
e 21 anos de idade, contendo 16 itens avaliativos e pontuagio méxima de 64. Além disso, tem-se
a Hammersmith Functional Motor Scale Expanded (HFMSE), que foi desenvolvida
particularmente para a AME, abrangendo pacientes dos 2 anos de idade até 45 anos, que conta
com 66 pontos totais. Além destas, tem-se o Revised Upper Limb Module for Spinal Muscular
Atrophy (RULM), que é voltada para avaliacdo do membro superior em pacientes com AME
ambulatérios e ndo ambulatérios acima de 2 anos de idade até 52 anos, que soma a pontuacio
méxima de 37 pontos. (Badina et al., 2023).

No entanto, as escalas motoras que utilizamos sio unidimensionais e voltadas para o
membro superior (RULM), habilidade motora bruta (HFMSE), e ambulatorial, relacionadas,
principalmente, com os agrupamentos musculares proximais, fazendo com que pacientes
adultos com fenétipos amplamente variados da AME, haja uma falha na avaliagio da fungio
motora. (Giinther et al., 2024). Portanto, o objetivo dessa revisdo de literatura foi analisar as
principais caracteristicas que determinam a eficicia do tratamento, a incidéncia de efeitos

adversos e estimar a adesdo entre os pacientes.

METODOLOGIA

Trata-se de um estudo de abordagem qualitativa, retrospectiva e transversal executado
por meio de uma revisdo integrativa da literatura. Os dados foram coletados em Base de dados
Virtuais. Para tal, utilizou-se o National Library of Medicine (PubMed) e Biblioteca Virtual em
Satde (BVS). A estratégia utilizada para a busca de artigos foi realizada considerando "Spinal
Muscular Atrophy" e "Nusinersen", utilizando o operador booleano "AND". E as seguintes fases

foram realizadas: estabelecimento do tema; defini¢io dos pardmetros de elegibilidade; definicdo
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dos critérios de inclusio e exclusio; verificagdo das publicacées nas bases de dados; exame das
informacdes encontradas; analise dos estudos encontrados e exposi¢do dos resultados.

Foram selecionados para o estudo os artigos cujo os estudos eram do tipo ensaio clinico
controlado ou estudos observacionais; artigos publicados nos tdltimos dois anos (2022-2024); no
idioma inglés; e de acesso livre. Foram excluidos artigos que se distanciaram do tema proposto,

que relataram o tratamento da atrofia muscular espinhal com outras medicagdes.

RESULTADOS

Apés a associagio dos descritores nas bases selecionadas foram encontrados 1.605 artigos.
Sendo 797 do PubMed e 809 do BVS. Foram analisados os resultados e aplicados critérios de
inclusio e exclusio, sendo selecionados 5 artigos do Pubmed, e 21 artigos do BVS, conforme

apresentado na Figura 1.

Figura 1. Fluxograma de identificacdo e sele¢do dos artigos selecionados nas bases de dados PubMed e BVS.
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Critério de inclusdo: Idioma Inglés Resultados 15 Resultados 68

Critério de inciusdo: Texto completo e gratuito Resultados 9 Resultados 48

Critério de exclus@o: Artigos duplicados Resultados-9 Resultados 41
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Critério de exclusao: Fuga do tema Resultados 5 Resultados 21

Resultados total: 26

Fonte: Autores (2024).
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Foram selecionados 26 artigos, dentre eles 25 estudos observacionais e 1 ensaio clinico
controlado (Tabela 1). Dos artigos selecionados, dezenove estudos observaram que o
Nusinersen é um medicamento extremamente eficaz e seguro. Destes estudos, foi possivel
observar que a melhora clinica, motora e estabiliza¢do da doenga estavam presentes em quase
todos os pacientes, tornando o nusinersen um verdadeiro modificador da histéria natural da
doenca. Outros dois estudos foram relacionados & melhor forma de realizar a injecdo intratecal
em pacientes com escoliose grave secunddria 8 AME, utilizando ferramentas como ultrassom e
tomografia computadorizada, que garantem maior precisio durante a puncio lombar. Além
disso, trés estudos voltaram-se para os efeitos adversos relacionados ao medicamento, dentre
eles, destacam-se os sintomas de infec¢io, dor de cabeca leve, dor nas costas e ndusea, que apesar
de aparecerem na maioria dos pacientes, nio se mostraram graves, e sim relacionados ao
procedimento da puncdo lombar, ndo sendo necessério a descontinuacdo do tratamento. Dois
estudos avaliaram a adesio do tratamento pelos pacientes, demonstrando que hd uma alta taxa
de descontinuagio, que pode ser evidenciada pela exigéncia de injecSes intratecais repetidas
dentro de um intervalo de tempo especifico, alto custo, problemas logisticos relacionados a ida

aos locais de aplicagio, e por fim, os possiveis efeitos adversos

Tabela 1. Caracterizacio dos artigos conforme ano de publicagio, tipo de estudo e principais conclusdes.
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Ano

2024

2024

2024

2024

2023

2023

2023

2023

2023

2023

Tipo de estudo

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

ensaio clinico

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

Principais conclusdes

Pacientes com AME tipo 1 e tipo 2
sintomaticas possuem a maior taxa
de evolucio da escoliose com o
tratamento com nusinersen entre §
e II anos.

Adultos com AME tratados com

nusinersen tiveram uma
estabilizagio ou melhora da funcdo

motora.

No oeste da China, a pontuagio no
CHOP INTEND, HFMSE e
RULM foram significativamente
maiores nos pacientes tratados em
comparacgio com a histéria natural
da doenca.

Uma

ultrassom para pung¢io lombar em

abordagem assistida por

pacientes com escoliose secundéria

a AME ¢ tdo eficaz quanto a TC.
A dose dobrada

mostrou-se segura e bem tolerada,

de nusinersen

com efeitos adversos relacionados
ao procedimento da pungio lombar.

Pacientes graves tratados

precocemente e com altos niveis de

pNFH no

elevado indice de éxito.

LCR demonstraram

Criangas portadoras de AME com
escoliose grave, torna-se vidvel a
realizacdo de injecdo intratecal de
nusinersen sob ultrassom

combinado com TC 3D.

As fungdes executivas e motoras
nio se relacionam, portanto, o
tratamento com nusinersen nio
tem acdo negativa sobre a cognic3o.

O medicamento mostrou-se seguro
e eficaz durante 4 anos, sem

deterioracdo nesse periodo.

Marcadores inflamatérios estio

relacionados  principalmente 2
AME grave e sua supressio parcial
tratamento  com

depois  do

nusinersen.
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Yang et al.

Pechmann et al.

Shimizu-Motohashi et al.

Fox et al.

Bjelica et al.

Scheijmans et al.

Yae et al.

Axente et al.

Elman et al.

2023

2023

2023

2023

2023

2022

2022

2022

2022

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

Foi relatado que distarbios
nutricionais sdo prevalentes nas
criancas com AME e os efeitos
adversos apds tratamento com
nusinersen foram relacionados a

pungao.

Observou-se  estabilizacio da
doenca ou auséncia de deterioracio,
juntamente com aumento
significativo na distincia

percorrida pelos pacientes.

Foi demonstrado que a intensidade
de infiltragio gordurosa
juntamente i gravidade da atrofia
do musculo se relacionou com a

resposta ao tratamento.

O estudo revelou que existe uma
baixa adesdo ao tratamento, seja
devido a necessidade de injecdes
intratecais repetidas, custo ou a
complexidade de viajar para outros
locais para receber o medicamento.

Pacientes ambulatoriais e com
melhora

fadiga  apresentaram
surpreendente na funcio pulmonar
durante o tratamento, enquanto
pacientes nio ambulatoriais e sem
demonstraram

fadiga

requerer
maiores avalia¢des.

O tratamento com nusinersen
mostrou-se seguro, com efeitos
adversos  tolerdveis e  que
resultaram em efeitos
significativos na vida desses

pacientes.

A fixacio ocular mostrou-se uma
forma de avaliacio dos

movimentos finos de forma eficaz.

(@) PAMC como

eletrofisiolégico mostrou-se uma

marcador

6tima forma de avaliar possiveis
prognésticos  relacionados  ao

tratamento.
Adultos tratados com nusinersen

apresentaram baixas taxas de
descontinuacio.
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De Wel et al.

Pane et al.

Woestrate et al.

Vézquez-Costa et al.

Tscherter et al.

Chacko et al.

Pechmann et al.

Fonte: Autores (2024).

DISCUSSAO

2022

2022

2022

2022

2022

2022

2022

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

estudo
observacional

Houve uma diminui¢io de YKL-40
no LCR que se relacionou com
melhoras clinicas, enquanto o

prH e CHIT:1 nio tiveram

resultados significativos.

Melhorias significativas puderam
ser observadas com 24 meses de
tratamento em pacientes AME tipo
2 e 3 em comparagio a 12 meses.

Em pacientes AME tipo 1 tratados
com nusinersen foi possivel
observar uma piora ou falta de

melhora na fung¢io bulbar.

Em adultos, a resposta do
tratamento pode ser varidvel,
maiores pontuagdes basais em
escalas motoras foram relacionados

com maior resposta.

O tratamento precoce na AME tipo
1 gera impactos promissores na vida
dos pacientes. Na AME tipo 2 e 3
houve uma estabilizacdo ou ganhos
de func¢io motora.

O tratamento com o Nusinersen
associou-se a um declinio
significativo da fun¢io pulmonar

desses pacientes.

A introduc¢io do medicamento em
pacientes AME tipo 2 ou 3
demonstrou grande melhora ou
estabilizacgio da doenga,
principalmente nos  membros

superiores.

Os resultados deste estudo demonstraram que dezenove artigos dentre os selecionados

avaliaram a resposta clinica do nusinersen, sendo possivel observar, em todos, uma melhora

clinica ou estabilizagio da doenga. A avaliagio da resposta ao tratamento, pela auséncia de

biomarcadores de resposta terapéutica na AME, é avaliada por escalas clinicas. (Giinther et al.,

2024). As melhorias de >4 pontos no CHOP-INTEND ou >3 pontos no HMFSE caracterizam
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uma resposta positiva ao tratamento. (Scheijmans et al., 2022). Foi possivel observar que,
pacientes com AME mais branda (AME tipo 3 ambulatorial) apresentaram uma melhora
sustentada e clinicamente relevante na fungio motora, enquanto naqueles mais graves (AME
tipo 2 n3o ambulatoriais), a propor¢io de melhora clinica relevante é menor, porém, a
estabilizacdo dos sintomas é sustentada. (Giinther et al., 2024).

As melhorias da fun¢do motora sdo significativas, fazendo com que os pacientes
alcancem marcos motores que, quando comparados a histdéria natural da doenga, dificilmente
sdo atingidos. Para a avaliagio dos marcos motores da Organizagio Mundial da Satde (OMS)
em criancas com AME apés o tratamento com o nusinersen, notou-se uma caréncia de estudos,
o que dificultou a interpretagdo. (Yang et al., 2023).

Foi possivel observar que, o tratamento com o nusinersen nio é linear, que apesar de ndo
ter sido descrito nenhum declinio motor, é evidente a melhora mais pronunciada nos primeiros
12 meses de tratamento, seguido por uma estabilizacio relativa do avango motor apés 30 meses.
(Scheijmans et al., 2022). O aumento foi mais pronunciado no HFMSE em pacientes tipo 2,
alcancando uma boa resposta apds os 12 meses. Em pacientes tipo 3, com a mesma escala
avaliativa, as mudangas nio foram significativas aos 12 meses, e sim, aos 24 meses. Em pacientes
tipo 2 e 3 graves, as mudancas foram menores. No RULM, as melhorias foram menos 6bvias,
apesar de terem atingido a significiAncia em pacientes tipo 2. (Pane et al., 2022).

Posteriormente, devido a essa estabilizacdo da resposta terapéutica, foi questionado se
seria devido a um efeito placebo. Contudo, embora algumas melhorias possam ser explicadas
pelo efeito placebo, a literatura evidencia resultados positivos fisiolégicos devido ao nusinersen.
Isso pode ser salientado por relatérios que demonstram resultados positivos consistentes,
seguido da maioria dos pacientes apresentarem melhoras clinicas leves ou notdveis, e por
ultimo, uma duragio maior do tratamento foi associada a uma maior resposta, dificilmente
sendo explicada pelo placebo. (Elman et al., 2022).

O nusinersen demonstrou retardar o declinio respiratério e a reducio da necessidade de
ventilacdo assistida permanente, porém, os efeitos respiratérios sio menos pronunciados do que
os efeitos da fung¢io motora. Os pais notaram altera¢des como voz ou choro mais alto,
diminui¢io do hordrio das refei¢cdes ou melhora da ingestdo e menos infecgdes respiratérias
graves. (Scheijmans et al., 2022; Tscherter et al., 2022). No entanto, nio obteve melhoras na
funcdo bulbar, indicando a persisténcia de problemas na mastigagio, engasgo e falta de
inteligibilidade. (Tscherter et al., 2022; Weststrate et al., 2022). Atualmente, hd uma falta de
medidas de resultados acordadas coletadas sistematicamente da degluti¢do e funcio bulbar, o
que dificultou a analise. (Badina et al., 2023).
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Contudo, a resposta ao nusinersen depende de uma série de fatores, fazendo com que ela
varie entre os pacientes. Se encontra fortemente relacionada a idade de inicio do tratamento,
estado nutricional, estado respiratério e pontuagdes da linha de base, fazendo com que o
medicamento seja heterogéneo nas formas de respostas terapéuticas. (Scheijmans et al., 2022).

Quanto aos efeitos adversos, foi demonstrado que sua maioria foi devido ao
procedimento da puncio lombar, sendo a maior parte leve e transitdria, dificilmente
permanente, e a minoria necessitando interromper o tratamento. Além disso, foi notério que a
incidéncia de efeitos adversos foi maior e mais grave em pacientes com espinhas complexas.
(Vazquez-Costa et al., 2022). Nesses pacientes, a assisténcia por ultrassom combinado com
imagens de tomografia computadorizada (TC) 3D e a sedagdo apropriada, pode ajudar a reduzir
o tempo de pungio e melhorar a taxa de sucesso, diminuindo a ocorréncia de complicagdes.
(Huang et al., 2023).

Dentre os efeitos colaterais, destacam-se a sua ocorréncia apds a primeira injecdo, sendo
os sintomas mais comuns dor de cabega leve, dor nas costas, nduseas, que caracterizam a
sindrome da puncio lombar, e sintomas de infecgdo de vias aéreas superiores. (Huang et al.,
2023; Yang et al., 2023). Ademais, os sintomas de hipotensio craniana foram aliviados apés
gotejamento intravenoso da solucio fisiolégica de cloreto de sédio a 0,9% e foram
significativamente menos comuns nas inje¢des conseguintes, salientando o perfil de seguranga
favordvel do medicamento. (Huang et al., 2023).

Neste estudo constatou-se uma baixa adesio do medicamento pelos pacientes. E
necessario a aplicagdo de seis doses do nusinersen no primeiro ano, e em seguida, trés doses
todos os anos para o resto da vida. Independentemente do tipo de AME, observou-se que a
aderéncia caiu de 679% em 6 meses para 55% em 2 anos. Essa persisténcia observada entre 6 meses
a 2 anos deveu-se aos intervalos mais longos de administracio, fazendo com que nio fossem
necessarias visitas clinicas frequentes para aplica¢do. Foi demonstrado que pacientes >18 anos
de idade tiveram maior adesio no primeiro ano de tratamento em rela¢do aos <18 anos. Contudo,
no segundo ano de tratamento, houve uma inversio, de modo que os pacientes <18 anos de idade
tivessem maior aderéncia do que os >18 anos. (Fox et al., 2023).

Portanto, essa obrigatoriedade de repetidas idas aos locais de aplicacdo, seguida de
repetidas injecGes intratecais em um intervalo de tempo especifico, somado aos problemas
logisticos, alto custo do medicamento e receio dos eventos adversos, fazem com que muitos
pacientes descontinuam o tratamento. (Fox et al., 2023). Em sua maioria, a descontinuagio do
tratamento ocorreu por conta da preferéncia do paciente, podendo ser, inclusive, por uma falta
de eficicia percebida. No entanto, apesar disso, com a avalia¢do dos relatérios médicos desses
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pacientes, percebeu-se que nido havia registro de hospitaliza¢des ou visitas ao pronto socorro
durante o tratamento, sugerindo que o motivo principal nio tenha sido devido aos efeitos
colaterais. (Elman et al., 2022).

Torna-se evidente a importincia dos profissionais de satide em estimular a adesdo ao
tratamento com o nusinersen. Apesar da sua complexidade, tém uma importincia médica e
econdmica, de modo que, a nio adesdo ao tratamento esteja relacionado 3 um aumento da
frequéncia de comorbidades relacionadas 8 AME, aliada & uma maior utilizagio de recursos de

cuidados de satide e custos adicionais. (Fox et al., 2023).

CONSIDERACOES FINAIS

O uso do nusinersen para o tratamento da AME mostrou-se como um grande
modificador da histéria natural da doenca, fazendo com que pacientes com AME de diferentes
tipos tenham uma melhora clinica ou estabiliza¢gio da doenca. Os avancos foram observados
principalmente na fun¢io motora, sendo menos percebida na fungio respiratéria, e nio havendo
melhora na func¢io bulbar. Quanto aos efeitos adversos, foram em sua maioria relacionados a
puncio lombar, sendo em sua maioria tolerdveis e mais frequentes em pacientes com espinhas
complexas, se mostrando como um medicamento seguro. Devido & uma multiplicidade de
fatores, a adesdo do nusinersen foi baixa, salientando a importincia do profissional de satide em

conscientizar os pacientes sobre as consequéncias da nio adesdo ao tratamento.
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