
mecanismos distintos ‒ CAR-T e anticorpo biespecífico,

respectivamente ‒ que prometemmelhorar os desfechos clín-

icos. Objetivos: Comparar as terapias anti-BCMA cilta-cel e

TEC quanto �a efic�acia e segurança no tratamento do MMRR.

Material e m�etodos: Foi realizada uma revis~ao sistem�atica

conforme as diretrizes PRISMA 2020 nas bases PubMed e CEN-

TRAL at�e agosto/2025. Utilizou-se os descritores ("Relapsed

multiple myeloma" OR "refractory multiple myeloma" OR RRMM)

AND ("ciltacabtagene autoleucel" OR "teclistamab"), resultando

250 artigos. Foram incluídos ensaios clínicos fases 2 e 3 com

desfechos clínicos prim�arios, como taxa de resposta global

(ORR), sobrevida livre de progress~ao (PFS) ou eventos adver-

sos. Foram excluídos estudos fase 1, modelagens farmaco-

cin�eticas, an�alises econômicas isoladas, desfechos

laboratoriais e subjetivos sem dados clínicos prim�arios, pub-

licaç~oes duplicadas ou parciais de estudos j�a representados

em vers~oes completas e estudos com terapias combinadas

envolvendo TEC ou cilta-cel. A revis~ao foi registrada na PROS-

PERO (CRD420251119223). Discuss~ao e conclus~ao: Foram ana-

lisados seis estudos, totalizando 493 pacientes com MMRR:

276 incluídos nas an�alises por intenç~ao de tratamento com

cilta-cel e 217 tratados com TEC. A ORR com cilta-cel variou

entre 84,6% e 97%, com ≥ Resposta Completa (CR) em at�e

73,1%. No CARTITUDE-4, cilta-cel reduziu em 74% o risco de

progress~ao oumorte em comparaç~ao ao cuidado padr~ao (Haz-

ard Ratio: 0,26), com PFS estimada em 75,9% aos 12 meses e

mediana ainda n~ao alcançada. Para TEC, a ORR variou de 63%

a 76,9%, com ≥CR em at�e 65,4% e duraç~ao mediana de PFS de

11,3 meses no estudo MajesTEC-1. Cilta-cel apresentou Sín-

drome de Liberaç~ao de Citocinas (SLC) em 76,1% dos pacientes

(grau ≥3 em at�e 1,1%), neurotoxicidade em at�e 20,5% (grau ≥3

em 2,8%) e neutropenia grau ≥3 em 89,9%. TEC teve SLC em

72,1% (grau ≥3 em 0,6%), neurotoxicidade em at�e 14,5%

(grau ≥3 em 0,6%) e neutropenia grau ≥3 em 64,2% dos

pacientes. A descontinuaç~ao por eventos adversos foi rara.

Nesse contexto, ambas as terapias promoveram respostas

clínicas relevantes em pacientes com MMRR. Cilta-cel promo-

veu respostas mais profundas e sustentadas, sugerindo maior

capacidade de erradicaç~ao tumoral, enquanto TEC apresen-

tou vantagem como terapia off-the-shelf, com início mais

r�apido e aplicabilidade ampliada em ambientes com menor

infraestrutura. Dado o r�apido debulking tumoral alcançado

com TEC, h�a a possibilidade de seu uso como terapia ponte

antes da infus~ao de CAR-T, sobretudo em cen�arios de pro-

gress~ao da doença enquanto se aguarda a fabricaç~ao de

c�elulas CAR-T aut�ologas. Em termos de segurança, cilta-cel

associa-se a maior frequência de SLC e neurotoxicidade,

eventos esperados em CAR-T. Ambos os agentes provocam

citopenias relevantes, exigindo monitoramento hematol�ogico

intensivo. A escolha terapêutica deve equilibrar potência

antitumoral, perfil de toxicidade e viabilidade logística. Por-

tanto, as evidências reforçam o papel das terapias anti-BCMA

no manejo do MMRR, oferecendo novas perspectivas para um

grupo de pacientes com poucas opç~oes. Cilta-cel e TEC

ampliam o arsenal terapêutico com benefícios clínicos com-

provados, marcando uma nova era no tratamento da doença.
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Introduç~ao: A hemofilia B �e uma coagulopatia heredit�aria cau-

sada por mutaç~oes no gene F9, resultando em deficiência fun-

cional do Fator IX (FIX). Embora as terapias profil�aticas com

FIX recombinante tenham melhorado o manejo da doença, a

necessidade de infus~oes frequentes ainda representa um

desafio clínico e social. Assim, terapias gênicas, como Fidana-

cogene Elaparvovec (FE) e Etranacogene Dezaparvovec (ED),

emergem como alternativas promissoras com potencial cura-

tivo. Objetivos: Comparar as terapias gênicas FE e ED quanto

�a efic�acia e segurança terapêutica no tratamento da hemofilia

B grave ou moderadamente grave. Material e m�etodos: Foi

realizada uma revis~ao sistem�atica conforme as diretrizes

PRISMA 2020 nas bases PubMed e CENTRAL at�e agosto/2025.

Utilizou-se os descritores ("Hemophilia B" OR "Haemophilia B"

OR "factor IX deficiency") AND ("Fidanacogene elaparvovec" OR

"SPK-9001" OR "Etranacogene dezaparvovec" OR "AMT-061"),

resultando 66 artigos. Foram incluídos ensaios clínicos fase

2b ou 3 com seguimento ≥12 meses, envolvendo pacientes

com hemofilia B grave ou moderadamente grave (FIX ≤2%) e

ao menos um desfecho clínico prim�ario: atividade plasm�atica

de FIX, taxa anualizada de sangramentos (ABR), interrupç~ao

da profilaxia ou eventos adversos clínicos. Excluíram-se estu-

dos fase 1/2a, an�alises laboratoriais ou de desfechos

secund�arios subjetivos sem dados clínicos prim�arios e pub-

licaç~oes duplicadas ou parciais de estudos j�a representados

em vers~oes completas. A revis~ao foi registrada na PROSPERO

(CRD420251118685). Discuss~ao e conclus~ao: Foram analisados

seis estudos, totalizando 116 participantes com hemofilia B

grave ou moderadamente grave. Destes, 57 foram tratados

com ED e 59 com FE. Todos os participantes receberam

infus~ao �unica do vetor AAV codificante do FIX Padua (R338L).

Aos 24 meses, os níveis m�edios de FIX foram de 26,6% § 24,9

com FE e de 36,7% § 19,0 com ED, compatíveis com convers~ao

para hemofilia leve ou atividade normal. A ABR reduziu de

forma consistente em ambos os grupos: no estudo HOPE-B,

que analisou ED, a mediana caiu de 4,18 para 1,51 em 24

meses; no BENEGENE-2, referente a FE, caiu de 4,42 para 1,28

em 12 meses. Ap�os a terapia gênica, foi possível a desconti-

nuidade da profilaxia contínua em 89,8% dos participantes

tratados com FE e 96,5% com ED. Eventos adversos foram

leves ou moderados, com elevaç~ao transit�oria de transami-

nases manejada com corticoster�oides. N~ao houve eventos

tromboemb�olicos ou �obitos relacionados �a terapia. Nesse con-

texto, ambas as terapias promovem convers~ao clínica
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duradoura da hemofilia B grave para formas leves ou quase

assintom�aticas, com melhora substancial do controle

hemost�atico. O maior nível m�edio de FIX com ED sugere

express~ao gênica mais eficiente, o que pode traduzir-se em

maior proteç~ao contra sangramentos �a longo prazo. A expres-

siva reduç~ao da ABR e a elevada taxa de suspens~ao da profi-

laxia reforçam o impacto funcional dessas terapias na

qualidade de vida e na ades~ao terapêutica. A ausência de

eventos graves contribui para consolidar o perfil de segurança

dessas abordagens. Ambas as terapias representam um

avanço no manejo da hemofilia B, com tendência favor�avel a

ED em termos de efic�acia sustentada. Portanto, FE e ED dem-

onstram efic�acia duradoura e segurança no tratamento da

hemofilia B, com melhora clínica relevante. Embora promis-

soras, ED apresenta vantagem discreta em express~ao do FIX e

potencial impacto funcional prolongado. Estudos comparati-

vos diretos e com maior diversidade populacional s~ao neces-

s�arios para validaç~ao definitiva.
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Introduç~ao: A Anemia Falciforme (AF) �e uma doença gen�etica

prevalente no Brasil, estimada em 80 mil pessoas acometidas.

Pela hem�olise acelerada das hem�acias falcizadas, a Trans-

fus~ao Sanguínea (TS) �e um tratamento chave utilizado em cri-

ses agudas, prevenç~ao de complicaç~oes e em cirurgias.

Objetivos: Analisar o perfil epidemiol�ogico das TS em

pacientes com AF no Brasil, identificando características do

tratamento e desafios que impactam a sa�ude p�ublica. Mate-

rial e m�etodos: Revis~ao de literatura nas bases Biblioteca Vir-

tual em Sa�ude e Google Acadêmico, com os descritores

“anemia falciforme”, “transfus~ao de sangue” e “Brasil”. Incluí-

dos artigos de 2021‒2025, em português ou inglês, sobre o per-

fil epidemiol�ogico das TS no SUS; excluídos duplicados e

textos apenas clínicos/terapêuticos sem foco epidemiol�ogico.

Discuss~ao e conclus~ao: Entre 60 a 100 mil brasileiros vivem

comAF. A incidência neonatal �e de 3,75/10.000 nascidos vivos,

com cerca de 1.087 diagn�osticos/ano. O gen�otipo mais comum

�e o HbSS (70,7%), seguido por HbSC (23%) e variantes talassê-

micas (6%). Em um hemocentro do Nordeste, 79,8% dos 263

pacientes haviam recebido TS; os tipos sanguíneos mais fre-

quentes foram O+ (47,6%) e A+ (21,9%). Contudo, 20,1% n~ao

tinham registros transfusionais, indicando falhas na assis-

tência ou documentaç~ao. Apenas 29,7% tinham acompanha-

mento adequado e 45,6% estavam h�a mais de dois anos sem

comparecimento. Na regi~ao Amazônica, estudo com 44

pacientes poli-transfundidos revelou aloimunizaç~ao em

20,5%, com anticorpos anti-RhD, anti-E, anti-K e outros;

reaç~oes hemolíticas tardias ocorreram em 54,4% e autoanti-

corpos em 44,4% dos aloimunizados. De 2008 a 2022, houve

151.535 internaç~oes por AF no Brasil, 69,9% associadas a crises

vaso-oclusivas. M�edia anual: 6.883 hospitalizaç~oes com crise

e 2.221 sem. Faixa et�aria mais afetada: 15‒35 anos, pico entre

15‒20. O Sudeste concentrou o maior n�umero de internaç~oes,

mais de 53.800 com crise. Mortalidade m�edia anual: 76 �obitos

com crise e 21 sem. Os dados evidenciam a alta prevalência

da AF e o predomínio do gen�otipo HbSS. TS s~ao amplamente

usadas, sobretudo em crises, mas devem considerar a clínica,

n~ao apenas hemoglobina, j�a que a anemia �e crônica na AF.

Apesar do uso elevado de TS, a ausência de registros transfu-

sionais em 20,1% dos pacientes em um hemocentro do nor-

deste, reforça o acompanhamento irregular de grande parte

desses centros e apontam fragilidades na assistência. A

aloimunizaç~ao, presente em 20,5% dos poli-transfundidos em

estudo na regi~ao amazônica, �e uma complicaç~ao relevante,

gerando reaç~oes hemolíticas e autoanticorpos, com impacto

na qualidade de vida. O grande n�umero de internaç~oes por

crises vaso-oclusivas e a mortalidade associada reforçam a

gravidade do cen�ario. O estudo mostrou maior prevalência do

gen�otipo HbSS e maior n�umero de pacientes transfusionados

O+/A+ no Nordeste; pico de internaç~ao por AF em jovens

de 15‒35 anos e predomínio de crises no Sudeste. A TS

enfrenta falhas de registro, exigindo estrat�egias como lem-

bretes automatizados e educaç~ao contínua para melhor

ades~ao. A aloimunizaç~ao foi a principal reaç~ao adversa,

reforçando a necessidade de protocolos seguros.
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Introduç~ao: A Doença Falciforme (DF) �e uma condiç~ao gen�e-

tica heredit�aria, com produç~ao de hemoglobinas mutantes e

disfuncionais. �E prevalente em territ�orio brasileiro, especial-

mente na Bahia, cuja populaç~ao majoritariamente negra tem

risco gen�etico aumentado de desenvolver a doença.
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