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SUBSTITUTIVA E TERAPIAS NeAO

SUBSTITUTIVAS

VV Furtado, BVV Gomes, ELG Reis, SR Antunes,

DCA Feio

Centro Universit�ario da Amazônia (UNIFAMAZ),
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Introduç~ao: A hemofilia A e B s~ao dist�urbios heredit�arios da

coagulaç~ao, causados pela deficiência dos fatores VIII e IX,

respectivamente, que levam a epis�odios recorrentes de san-

gramento, principalmente em articulaç~oes e m�usculos, com

risco de sequelas. O tratamento baseia-se na reposiç~ao intra-

venosa do fator deficiente, derivado de plasma e, por produtos

recombinantes, eficazes no controle, mas limitados pela

necessidade de infus~oes frequentes, desenvolvimento de

anticorpos neutralizantes e altos custos. Recentemente,

inovaç~oes como fatores recombinantes de meia-vida esten-

dida, terapias subcutâneas (como o emicizumabe para hemo-

filia A) e terapias gênicas trouxeram avanços significativos,

possibilitando tratamentos mais personalizados, menos inva-

sivos e com melhora da qualidade de vida para os pacientes.

Objetivos: Analisar os avanços recentes no tratamento da

hemofilia A e B, comparando terapias substitutivas (fatores

recombinantes e de meia-vida estendida) e n~ao substitutivas

(emicizumabe e terapias gênicas), com foco em efic�acia,

segurança, conveniência e impacto na qualidade de vida.

Material e m�etodos: Realizou-se uma revis~ao narrativa da lit-

eratura entre 2019 a 2025, utilizando as bases PubMed, Scien-

ceDirect, SciELO e Google acadêmico, al�em de documentos

das sociedades científicas (ASPH, ISTH, ABRAPHEM). Foram

utilizados os descritores: “hemofilia A/B”, “fator recombi-

nante”, “terapia gênica”, “emicizumabe”, “produtos de meia-

vida estendida” e “qualidade de vida”. Incluíram-se ensaios

clínicos, revis~oes, diretrizes e artigos originais em português,

inglês e espanhol. Discuss~ao e Conclus~ao: Os tratamentos tra-

dicionais para hemofilia A e B baseiam-se na reposiç~ao dos

fatores VIII e IX, com avanços importantes nos produtos

recombinantes de meia- vida estendida que reduzem a fre-

quência de infus~oes e melhoram a ades~ao. Entretanto, a pre-

sença de inibidores ao fator VIII em at�e 30% dos pacientes

com hemofilia A grave ainda representa um desafio. Entre as

novas abordagens, o emicizumabe, anticorpo monoclonal

administrado por via subcutânea, demonstrou alta efic�acia na

reduç~ao das hemorragias, mesmo em pacientes com pre-

sença de inibidores, maior praticidade pela administraç~ao

subcutânea, melhorando a qualidade de vida. J�a o fitusiran e

concizumabe est~ao em desenvolvimento, prometem regimes

ainda mais acessíveis, caracterizados por admnistraç~oes sub-

cutâneas menos invasivos. A terapia gênica, atualmente

aprovada para hemofilia B e em testes avançados para hemo-

filia A, permite a express~ao end�ogena do fator deficiente,

reduzindo ou eliminando a necessidade de reposiç~ao peri-

�odica, embora apresente desafios como variabilidade na

duraç~ao da resposta e barreiras imunol�ogicas.Em geral, essas

inovaç~oes têmmostrado perfis de segurança favor�aveis e pro-

porcionado significativa melhora na qualidade de vida dos

pacientes, configurando um cen�ario promissor para a individ-

ualizaç~ao do tratamento da hemofilia. O tratamento da hemo-

filia avançou significativamente nos �ultimos anos, com os

fatores recombinantes, produtos de meia-vida estendida,

emicizumabe e a terapia gênica proporcionando maior

segurança, efic�acia e conveniência. Assim, a personalizaç~ao

do manejo, e o acesso �as terapias, �e essencial. No futuro,

espera-se o desenvolvimento de tratamentos ainda mais

duradouros, seguros e acessíveis, focados na melhora da

qualidade de vida e na reduç~ao dos custos, com monitora-

mento contínuo para garantir benefícios a populaç~ao afetada.
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Introduç~ao: Hemofilia A �e uma doença congênita ligada ao

cromossomo X, caracterizada pela deficiência ou disfunç~ao

do Fator VIII de coagulaç~ao (FVIII), essencial para a hemosta-

sia. Tradicionalmente, a profilaxia baseia-se na infus~ao regu-

lar de FVIII. Contudo, pacientes podem desenvolver

inibidores anti-FVIII, tornando a terapia ineficaz. O advento

do Emicizumabe, um anticorpo monoclonal humanizado,

transformou esse cen�ario, especialmente em regi~oes com

recursos limitados. Objetivos: Este estudo teve como objetivo

avaliar a implantaç~ao da profilaxia com Emicizumabe em um

Centro Tratador de Hemofilia (CTH) no Nordeste do Brasil.

Material e m�etodos: Trata-se de um estudo de caso descritivo,

com abordagem quanti-qualitativa e elementos da pesquisa

avaliativa, utilizando um question�ario online baseado no

Modelo Sistêmico de Donabedian, que avalia qualidade em

sa�ude atrav�es das dimens~oes estrutura, processo e resultado.

A amostra incluiu seis profissionais da equipe multidiscipli-

nar (m�edicos, enfermeiros, biom�edico e farmacêutico) do CTH

avaliado. Resultados: Na dimens~ao estrutura, 57,1% dos pro-

fissionais relataram adequaç~ao física, de insumos e de recur-

sos humanos. Entre os pontos críticos, 42,9 % dos

profissionais destacaram a demora na entrega de reagentes

para dosagem de inibidores por ensaio cromogênico e a falta

de pessoal. Quanto �a capacitaç~ao, 85,7% dos profissionais

relataram que tiveram com o apoio da ind�ustria farmacêutica

que foi essencial. Mudanças nos fluxos de atendimento e dis-

pensaç~ao de medicamentos foram consideradas positivas

por 83,3% dos profissionais. Na dimens~ao processo, os princi-

pais desafios foram a logística de doses individualizadas, a

necessidade de educaç~ao terapêutica personalizada e o d�eficit

cognitivo de alguns pacientes e cuidadores, dificultando a

adaptaç~ao ao novo tratamento. Entre os facilitadores citados,
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