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Doutoramento em Genética Humana e Doengas Infeciosas

Avaliagao clinica da resposta ao tratamento com Hidroxiureia em criangas com
Anemia de Células Falciformes em Angola

Brigida Santos*3, Armandina Miranda*, Catarina Ginete®, Ana Paula Arez!, Paula Faustino® Miguel
Brito®

! Instituto de Higiene e Medicina Tropical (IHMT), Lisboa, Portugal

2 Centro de Investigacdo de Salide em Angola (CISA), Bengo, Angola

3 Hospital Pediatrico David Bernardino (HPDB), Luanda, Angola

4 Instituto Nacional de Satide Doutor Ricardo Jorge (INSA), Lisboa, Portugal

5 Escola Superior de Tecnologia de Satde, Instituto Politécnico de Lisboa (ESTeSL/IP), Portugal

A Anemia de Células Falciformes (ACF) é uma doenca genética causada por uma muta¢do na cadeia
beta globina da hemoglobina, dando origem & hemoglobina S. E caracterizada por fenémenos vaso-
oclusivos e hemolise créonica. A hemoglobina fetal (HbF) é o modificador central da doencga e é passivel
de manipulagdo terapéutica. A Hidroxiureia (HU) é o Unico farmaco aprovado para indugdo de HbF em
pacientes com ACF. Contudo, alguns estudos mostraram que as respostas individuais ao tratamento
com HU sdo muito variaveis. O objectivo deste estudo é a avaliagao da eficacia do tratamento com HU
em criangas angolanas com ACF. Sera feita a apresentacdo preliminar de dados de 6 meses de
tratamento com HU. O estudo incluiu 143 criangas dos 3 aos 12 anos de idade, com o diagndstico de
ACF medicadas com HU na dose de 20mg/kg/dia. O seguimento clinico foi feito mensalmente e incluiu
o registo de intercorréncias, exame fisico, avaliagdo hematoldgica e dos parametros bioquimicos para
estudo da hemdlise e da toxicidade atribuida 8 HU. A HbF foi quantificada em estado basal e ao 6°
més de tratamento. Comparativamente a fase antes do tratamento e a avaliacdo feita ao 6° més de
tratamento houve reducdo de: (1) frequéncia de episddios de crises dolorosas (59 vs 25), (2) nimero
de transfusoes (16 vs 4), (3) numero de internamentos (12 vs 3). Uma crianga teve recorréncia de AVC
no 2°més e outra teve necrose asséptica da cabeca do fémur ao 5° més de tratamento. O valor médio
da hemoglobina (g/dl) variou de 7,5 para 8,1 (valor minimo 5,2 e maximo 10,1 vs valor minimo 5,8 e
maximo 10,7). Em 56,1% dos pacientes houve aumento da HbF com valores médios de 5,7% em estado
basal e 12,4% ao 6° més de tratamento. Contudo em 12,9% dos pacientes ndo houve variacdo da %
da HbF e em 30,9% das criangas o aumento da HbF foi inferior a 3% do valor da HbF basal. Na analise
dos parametros de hemdlise o valor percentual médio dos reticuldcitos decresceu de 10,1 para 6,57%,
a bilirrubina indirecta (mg/dl) variou de 1,19 para 0,52. A desidrogenase lactea (U/L) ndo teve variacdo
nos valores médios embora o valor maximo tenha decrescido de 1230 para 1067 e o valor minimo de
115,1 para 106,3U/L. Nao foram registados efeitos secundarios importantes relacionados a HU. A HU
teve eficacia clinica na maioria dos pacientes evidenciada pelos parametros clinicos e laboratoriais.
Para além disso, foi demonstrada variabilidade na resposta a terapéutica pelo que esta em curso a
identificacdo de polimorfismos associados a essa variabilidade.
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