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INTRODUCAO: A avaliagio da eficacia do tratamento de pacientes com Doenga de
Gaucher (DG) tem como foco os alvos terapéuticos e o conceito de doencga residual minima,
0S quais, por sua vez, levam em consideracao os sistemas afetados pela doenga e que séo
passiveis de melhora com o tratamento especifico (terapia de reposi¢do enzimatica - TRE ou
de reducdo de substrato - TRS), entre eles os niveis de hemoglobina e plaquetas.
OBJETIVOS: Avaliar a evolugdo dos niveis de hemoglobina e plaquetas dos pacientes com
Doenca de Gaucher em acompanhamento no Centro de Referéncia de Doenca de Gaucher do
Rio Grande do Sul (CRDG-RS) e que ndo foram submetidos a esplenectomia antes do inicio
da TRE/TRS.

MATERIAIS E METODOS: Estudo retrospectivo, longitudinal, com amostragem por
conveniéncia. Em relagdo a hemoglobina, tomou-se como alvo o valor >12 g/dL em
individuos do sexo masculino, e > 11 em mulheres e criangas, e o tempo para que este nivel
seja atingido (até 2 anos de tratamento). Quanto as plaquetas, o alvo foi, para pacientes com
trombocitopenia moderada, a concentracdo > 120.000 U/uL apds 2 anos de tratamento, ou 0
seu aumento em 1,5 vezes em 1 ano; para pacientes com trombocitopenia grave, considerou-
se como alvo o aumento da concentracdo em 1,5 vezes ap6s 1 ano de tratamento, ou em 2
vezes apos 2 anos (Pastores et al, Semin Hematol. 2004 Oct e Weinreb et al, Am J Hematol.
2008).

RESULTADOS: Entre os 40 pacientes acompanhados pelo CRDG-RS e que estdo em
tratamento com Terapia de Reposi¢cdo Enzimatica ou Terapia de Reducéo de Substrato, seis
sdo esplenectomizados, dois apresentavam niveis normais de hemoglobina e plaquetas quando
do inicio do tratamento, quatro possuiam tempo de tratamento inferior a um ano, e dois ndo
iniciaram tratamento, sendo, portanto excluidos da analise. A amostra, portanto, foi composta
por 26 pacientes (DG tipo 1= 25, tipo I11 = 1; sexo masculino= 14), com idade atual entre 15
e 65 anos, todos em TRE ou TRS (mediana de tempo de tratamento= 10 anos e 1 més).
Inicialmente, os pacientes foram tratados com Imiglucerase, mas atualmente seis utilizam
Alfataliglicerase, um utiliza Alfavelaglicerase, um utiliza Eliglustate e os demais,
Imiglucerase. A dose de inicio de tratamento foi 15Ul/kg/inf para 7 (30,4%) pacientes; nos
demais, a dose foi > 30 Ul/kg/inf. Catorze pacientes apresentavam anemia ao inicio do
tratamento: nesse grupo, todos os pacientes iniciaram TRE com dose > 30Ul/kg/inf ; onze
(78,6%) atingiram o alvo terapéutico em uma mediana de tempo de 12 meses; entre 0s
pacientes que ndo atingiram o alvo, 2 sdo do sexo feminino, e todos iniciaram tratamento com
doses > 30UI/kg/inf. Uma das pacientes apresenta baixa adesao ao tratamento, enquanto a
outra apresenta esplenomegalia severa.

Vinte e dois pacientes apresentavam trombocitopenia ao inicio do tratamento: quinze
(68,2%) comecaram o tratamento com dose > 30Ul/kg/inf; nove (40,9%) atingiram o alvo em
uma mediana de tempo de 12 meses (mediana de dose de inicio de tratamento = 30UI/kg/inf);
entre 0s pacientes que ndo atingiram o alvo, 9/12 (75%) utilizaram dose > 30 Ul/kg/inf.
CONCLUSAO: Nossos dados estdo de acordo com a literatura. Apesar de a trombocitopenia
ser mais frequente na Doenca de Gaucher que a anemia, a concentracéo de plaquetas no
sangue segue como um alvo mais dificil de ser alcancado, e sua melhora, na nossa amostra,
ndo parece ter relacdo direta com a dose de enzima utilizada pelo paciente.



