DISTROFIA MUSCULAR DE DUCHENNE (DMD)

SOBRE A DOENCA

A DMD é umadoengarara,
progressiva e fatal

* Decorre da mutacao do gene
DMD e consequente falha na
codificacao da proteina distrofina,
que resulta na progressiva
degeneracao do tecido muscular

* A progressao da doenca resulta
na perda da capacidade de
deambulacao e no comprometimento
cardiorrespiratério, levando a uma
morte precoce

SINAIS E
SINTOMAS

0a4anos 1

Atraso motor e de 1
desenvolvimento E

5a7anos 1

Dificuldade para
levantar-se do chao
e subir escadas 1

8a11anos
Diminuicao da
funcao damarchae
dependéncia parcial
de cadeira de rodas -

Pré

adolescéncia

Necessidade de
cadeira de rodas

Adolescéncia .

Necessidade de
suporte ventilatério e
perda da funcao dos
membros superiores

Adulto

Insuficiéncia cardiaca
e expectativa de vida
reduzida
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PERDA DE
MARCHA

Com ~13 anos, a crianga
é totalmente depende
da cadeira de rodas

DEPRESSAO E
ANSIEDADE

Afetam até 4
vezes mais do que
adolescentes sem DMD

PERDEMA
INDEPENDENCIA

Com 20 anos, 75%
precisarao de auxilio
para se alimentar,
devido a perda da
funcao dos membros
superiores

FUNCAO
PULMONAR

Com 20 anos, a
capacidade pulmonar
sera de 50% do que
eracom 10 anos

MEDICAGOES
CARDIACAS

Com 20 anos, 60%
dos pacientes estao
administrando até
5 medicamentos
cardiacos

MORTE
PRECOCE

A expectativa
devida é de ~28
anos e a principal
causa de morte é
cardiomiopatia

TTR E 1T0MWR - PROGNOSTICOS DE PERDA DE MARCHA

* ANSAA é uma avaliagdo qualitativa da capacidade do paciente

NORTH STAR AMBULATORY
ASSESSMENT (NSAA)

de realizar uma série de movimentos com nivel crescente de
dificuldade, sendo a pontuacao de O- incapaz de executar, 1-
capaz de executar com dificuldade e 2 - capaz de executar

* A pontuacao média total da NSAA diminui apés os 6 anos de

idade em pessoas com DMD

Trajetdria da pontuacao total

Média ajustada

da NSAA para cada paciente (95%)
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TESTES CRONOMETRADOS T,ﬁM UM
IMPORTANTE VALOR PROGNOSTICO

DA PROGRESSAO DA DOENCA"?

Mede o tempo necessario
para levantar da posicao
supina para a posicao em pé

UnTTR>5s

na fase de ambulatéria
inicial da doenca levara

aperda dadeambulagao

4 anos mais cedo

do que aqueles que
mantém a qualidade
e a capacidade de se
levantar do chao

PERDA DE MARCHA X OUTROS DESFECHOS

PERDA DE DEAMBULAGAO X FUNCAO PULMONARS?

Aidade em que
ocorre a perda
da deambulacao
prediz aidade
futuraparaa
progressao a uma
CVF (Capacidade
Vital Forcada)
absoluta inferior
a 1litro, fator
que, por suavez,
é indicativo de
mortalidade

Em (%)

B Pacientes atingindo
CVF de 1 litro
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@ Perda de deambulagao < 10 anos *
e Perda de deambulacao 10-13 anos **
Perda de deambulagao 213 anos *** 208
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22 3 1 0 0
60 13 4 2 0
71 27 7 0 0

Idade mediana na transi¢ao para CVF de 1L, emanos (EP; 11Q): *1806 (0+71; 16°83-20+60); **20+15 (0+79; 17+86-22+23); ***24+40 (1+06; 22+88-26+24) p<0,0001

@ PERDA DE DEAMBULAGAO X FUNGAO CARDIACA*

Individuos que mantiveram a deambulacéo até idades mais avangadas apresentaram melhor fungao
cardiaca na idade adulta e um risco significativamente menor de insuficiéncia cardiaca

2 Tempo para levantar do chao (TTR)

* Otempo de levantar-se do chao (TTR) e o tempo para andar 10
metros (T0OMWR), sao medidas clinicamente significativas de
habilidades motoras em pacientes com DMD

* Na progressao natural da DMD, a perda dessas habilidades ocorre
de maneira previsivel: primeiro a habilidade de levantar-se do
chao, seguida capacidade de subir 4 degraus e depois a de andar
10 metros. TTR e T0MWR sao indicativos importantes para a
rapidez com que a deambulagéo serd perdida

Por exemplo: TOMWR superior a 10 segundos prevé a perda de
deambulacao dentro de 2 anos

B Pacientes capazes de completar o teste
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TRATAMENTOS DISPONIVEIS NO SUS

As terapias existentes buscam retardar a progressao da doenca
combinadas a reabilitagcao multidisciplinar

Atualmente, nao existe medicamento especifico para a causa da
DMD (falta de distrofina) disponibilizado no SUS
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Tratamento . Medicamentos
T Corticoides . e
multidisciplinar sintomaticos
Reabilitacdo motora, = Reduz ainflamacao Melhora da
respiratdria, nutricao, e melhoraa capacidade
suporte ventilatério e capacidade cardiaca, saude
uso de orteses motora Ossea, etc

Servigo de Informagdes Roche [w]g"
Qg 0800 + 7720 « 289

www.roche.com.br

M-BR-00019416 - Maio/2025. Este material destina-se ao publico
brasileiro em geral. Este material ndo tem a finalidade de
condicionar a prescri¢do, uso, promogao, venda, recomendagao,
indicagdo ou endosso de nenhum produto Roche ou qualquer
concessao de beneficio & Roche. Direitos reservados - é proibida
a reproducdo total ou parcial sem prévia autorizacdo de Produtos
Roche Quimicos e Farmacéuticos S.A. Para reportar um evento
adverso com medicamento Roche, entre em contato com o
Servigo de Informagdes Roche através do 0800 7720 289.




