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Desfecho primário 

• Função motora (pontuação total NSAA e PROMIS) após 52 

semanas

Desfechos secundários

• Função motora (tempo para caminhada/corrida de 10 e 100 

metros/subir 4 degraus/se levantar, TTR) 

• Função motora (número de funções adquiridas ou melhoradas, 

NSAA)

• Expressão de microdistrofina após 12 semanas  

• Eventos adversos 

• Função cardíaca



Função motora (NSAA, PROMIS) 

NSAA 

Os dois ECR avaliaram este desfecho mensurado pela ferramenta 

NSAA (pontuação total de 0-34 pontos, onde pontuações mais 

altas indicam melhor função motora). 

Elevidys® pode reduzir/ter pouco ou nenhum efeito na melhora 

da função motora, mas esta evidência é muito incerta 

(Diferença de Médias [DM] -0,44; Intervalo de Confiança [IC] 

95% de –3,39 a 2,50; n=165; 2 ECR; certeza de evidência muito 

baixa). A certeza na evidência foi reduzida devido à 

imprecisão e inconsistência do resultado, e à evidência 

indireta (os estudos incluem apenas participantes com DMD com 

mutações nos éxons 18 a 58).
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Desfecho primário

A diferença da média dos mínimos quadrados (LSM) na

mudança na pontuação total da NSAA desde a linha de

base até a semana 52 entre os dois braços de

tratamento foi de 0,65 (IC 95%: -0,45; 1,74) e não

foi estatisticamente significativo (p = 0,244)
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Eventos adversos

A incidência de eventos adversos não foi

insignificante. Dezenove pacientes relataram eventos

adversos graves, sendo que 14 de 63 (22,2%)

participantes no grupo SRP-9001 tiveram 21 eventos

adversos graves, enquanto 5 de 62 (8,1%) no grupo

placebo relataram 9 eventos adversos graves,

incluindo vômitos, miocardite, lesão hepática aguda

e miosite.
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Conclusões

As avaliações feitas por revisores do FDA e

estatísticos concordaram que o desfecho primário não

foi alcançado, assim como a maioria dos desfechos

secundários. Além disso, não ficou claro se há uma

relação entre a alteração na quantidade de expressão

da proteína microdistrofina na semana 12, medida por

Western blot, e as possíveis implicações clínicas

desse resultado.
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Conclusões

É importante considerar que um paciente que recebe

uma terapia gênica utilizando um vetor de adenovírus

específico desenvolve anticorpos contra esse vetor,

o que torna difícil que ela possa receber no futuro

outra modalidade de terapia gênica com o mesmo

vetor.







ANO

Preço

Elevidys®
2025 2026 2027 2028 2029 2030 2031

PF 0%
R$ 5,39 

bilhões

R$5,63 

bilhões

R$5,87 

bilhões

R$6,10 

bilhões

R$6,30 

bilhões

R$6,51 

bilhões

R$6,72 

bilhões

PMVG 0%
R$4,23 

bilhões

R$4.42 

bilhões

R$4,60 

bilhões

R$4,78 

bilhões

R$4,94 

bilhões

R$5,11 

bilhões

R$5,27 

bilhões

Pacientes

elegíveis

para

Elevidys®

356 358 359 360 361 362 363



Programas do Ministério da Saúde Ano 2023 
Ano 2025 

- IPCA

Programa Nacional de Sangue e

Hemoderivados
R$ 1.2 bi

R$ 1,35 

bi

Aquisição e distribuição de

medicamentos para DST/AIDS
R$ 445 mi R$ 488 mi

Aquisição e distribuição de

medicamentos estratégicos (CESAF)
R$ 303 mi R$ 332 mi
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