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Hemofilia e outras Doencas Hemorragicas
Deficiéncia de um dos fatores da coagulacao

 Hemofilia A (deficiéncia Fator VIII) 80% casos
 Hemofilia B (deficiéncia Fator IX)

 Doenca de von Willebrand

 Coagulopatias raras: afibrinogenemia e
disfibrinogenemia, fatores I,V,VII,X,XI,XIll e
deficiéncias combinadas



Hemofilia
Manifestacoes: hemorragias internas e externas

Hematoma dentro Hemartrose (hemorragia dentro
de musculos 1

Recurrent Haemophilic Haemophilic
jointbleeds synovitis Arthropathy
Em cirurgias

Na boca, lingua
Hemorragia cerebral




Na vida real: DOR E/OU RISCO DE MORTE

Por traumatismo
na boca, lingua

= :
HEMATOMA BRAGO ESQ

Hematoma muscular com sequela mao direita

Hemorragia
cerebral



Artropatia hemofilica decorrente de sangramentos dentro
das juntas: 80% das hemorragias na hemofilia sao hemartroses

Recurrent Haemoplhilic Haemophilic
jointbleeds synovitis Arthropathy
Processos Destruction of cartilage and hone

simultaneos

O primeiro sinal da artropatia € a SINOVITE




Sinais evidentes e “ocultos”. A equipe deve buscar, e nao negar o sinal.
NAO RECONHECER A SINOVITE leva a um ponto de n3o retorno para o
paciente

Evidente




Tratamento da Hemofilia

Profilaxia convencional: 1 a
3 infusdes/ semana

N3o consegue total sucesso
pela dificuldade de acesso
Venoso e por baixas
concentracoes do fator,
entre uma e outra dose

7 f :
Concentrado Fator VIII (hemofilia A) ou IX (B)
* Em demanda: na vigéncia de sangramentos

* Profilatico: na prevenc¢ao dos
sangramentos

* A profilaxia 1a vez em 1958 na Suécia, com
crioprecipitado e depois com os primeiros
fatores plasmaticos existentes

* No Brasil a profilaxia foi instituida em 2012,
com fatores recombinantes




Profilaxia convencional com fator VIl
1 a 3 infusdOes/ semana, na veia




¥ Problemas com a profilaxia

'convencional com fator VIII:
frequéncia das injecdes na veia (1 a 3/
semana) e niveis do fator VIl entre
uma e outra injecao nao protegem
das hemorragias.




Novos (mas nem tanto) tratamentos da
hemofilia e outras tecnologias por vir

Emicizumabe: anticorpo monoclonal injecdes SUBCUTANEAS a cada 1
ou 3 semanas. Utilizado na rotina para os pacientes com hemofilia A,
em outros paises. No Brasil, ainda limitado a pacientes com anticorpos

contra o fator VIII.

Fatores VIl e IX de meia vida estendida, permitem menos injecoes EV:

tém registro na ANVISA mas nao foram incorporados
Fitusiran e outros, em processo de incorporacao

Terapia génica — adultos, ainda em processo de incorporacao



Novos (mas nem tanto) tratamentos da
hemofilia e outras tecnologias por vir

Radiosinoviortese — Infiltracao articular ambulatorial, com

resultado analogo a artroscopia e cirurgia aberta.
Reduz de 20 a 2 hemartroses/ano.

De 2003 a 2020 atendemos 1.500 pacientes de todo o pais,

mas a producao do radiofarmaco foi interrompida.

Preciso de ajuda do governo para retornar, na UFRJ e outros

centros



Resultados de radiosinoviortesis
4 anos hemofilia A grave, inibidor de alta resposta, em uso de rFVlla

Antes de RSO

3 meses
apos RSO




Aos 5 anos de idade: Artropatia hemofilica

Radiossinoviortese+1ano de fisioterapia Mesmo paciente

aos 12 anos



Reflexao

* Esperar que um pais seja auto suficiente em todos
os medicamentos é IRREAL. Exemplo, anticorpos
monoclonais para varios tipos de cancer e doencas
auto imunes, medicamentos para doencas raras etc

* A ciéncia avanca e, na hemofilia, ela traz um divisor
de aguas para a vida do paciente

A demanda dos pacientes é urgente

* A oferta de produtos que o Brasil produz deve ser
secundaria a necessidade, principalmente das
criancas pequenas

* Se assim nao fosse, sO poderiamos consumir o que
é produzido no pais



« COMO PEDIATRA: luta
intransigente pelos pequenos
pacientes

e COMO HEMATOLOGISTA: luta
incansavel pelo acesso as
tecnologias que salvem os
pacientes do destino da

Incapacidade fisica SUS&

« NOSSO SUS é para todos IM‘K\ *




