
Amiloidose
Hereditária

Por Mônica Aderaldo

C o m i s s ã o  d e  D e f e s a  d o s  D i r e i t o s  d a s  
P e s s o a s  c o m  D e f i c i ê n c i a  – C P D



O que seriam as 
Amiloidoses?
As Amiloidoses são um grupo homogêneo de

distúrbios caracterizados pelos depósitos de

proteínas insolúveis nos tecidos, o que impacta na

estrutura e a função desses tecidos.



Formas de 
apresentação das 
Amiloidoses
As formas mais comuns são:

Amiloidose AL ou primária;

Amiloidose AA ou secundária;

Amiloidose TTR

✓ Tipo selvagem: início tardio, que afeta 

principalmente o coração ;

✓ Tipo hereditária (hATTR): afeta múltiplos órgãos e 

sistemas – coração, sistema nervoso, trato 

gastrointestinal e rins ;



Panorama das Amiloidoses no Brasil

5.000 
pacientes

o que significa em torno de 10% do número global de pacientes, 

porém a doença ainda é subdiagnosticada.

No Brasil são estimados

Fonte: Schmidt H, Waddington-Cruz M, Botteman MF, Carter JA, Chopra AS, Stewart M et al. Global prevalence estimates of transthyretin familial amyloid polyneuropathy (ATTR-FAP);
Gertz MA. Hereditary ATTR Amyloidosis: Burden of Illness and Diagnostic Challenges. Am J Manag Care. 2017;23(7 suppl):S107-S112..



150 pacientes
estão no estágio 2 e sem a 

medicação adequada.

Atualmente cerca de



Curso natural da 
hATTR -
progressiva e 
fatal 
A Amiloidose tem distintos estágios e 
exige um tratamento multidisciplinar, 
inclusive com distintos medicamentos 
para os diferentes momentos da 
doença:
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Início da doença Início dos sintomas
Neuropatia sensitiva leve 

e autonómica 

Sinais

Sem sintomas aparentes

Neuropatia sensitivo-
motora dos  membros

inferiores

Neuropatia sensitivo-
motora dos membros
inferiores e superiores

Neuropatia sensitivo-
motora grave dos 
quatro membros

Estágio 1 Estágio 3 Estágio 2 

Fonte: Adaptado Teresa Coelho
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Atualmente:
SUS: 

Tafamidis – estágio 1 
(estabilizador)

Aprovados: 
Tegsedi – estágios 1 e 2 

(silenciador gênico)
Onpatro – estágios 1 e 2 (idem)

Precisamos de 
um arsenal 
terapêutico 
para suprir os 
diferentes 
estágios da 
doença



O mundo ideal
de tratamentos

Estágio 1 

Inicial (neuropatia sensitiva e 
autonómica)  Tafamidis

Intermediaria (neuropatia
sensitiva e motora dos MI) 
ou falha terapêutica

Tegsedi
Onpattro

Estágio 2 
Tegsedi
Onpattro

Estádio 1 ou 2 com 
doença renal / 
cardíaca terminal  

Transplante
hepático e renal 
/cardiaco
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Balanço benefício/risco

Falta de evidência de eficácia dos fármacos
modificadores de doença:
- em doentes muito avançados – estágio 3 
- no  sistema nervoso central 
- no olho



Nossa
Agenda atual

O QUE PRECISAMOS?

❖Que as novas opções terapêuticas
sejam incorporadas com brevidade
no Sistema Único de Saúde;

❖ Criação de um PCDT mais adequado
para quem tem Amioloidose
Hereditária



Endereço

Telefone para contato

E-mail

Rua das Carnaúbas, 167 – Passaré, Fortaleza –CE
CEP: 60743-780

+55 (85) 3226-4562

acdgmonica@gmail.com

Obrigada!
Sigamos juntes nessa luta pela vida.

@fedrann_oficial

@acdgbrasil


