
Quais são as principais diferenças entre os tratamentos com Zolgensma e Spinraza? 

O ADN (genes) é transcrito para o ARN, o qual por sua vez é transcrito para proteína pelos 
ribossomas. O Zolgensma corrige o ADN, ao passo que o Spinraza corrige o ARN, mas dado que o 
ADN se mantém danificado, continua a produzir ARN danificado pelo que o Spinraza tem de ser 
administrado indefinidamente. 

1. Há alguma vantagem do tratamento com Zolgensma em relação ao Spinraza? --- Não há 
qualquer vantagem do ponto de vista de eficácia clínica, o que é importante é a idade em que se 
administra o medicamento. Os melhores resultados ocorrem nas primeiras 6 semanas, depois 
diminuem, mas há casos em que podem continuar a fazer a diferença mesmo na idade adulta. 

2.1 Se assim for, quais são as principais vantagens? ---- Tenho agora 21 casos AME1 com idades 
entre 20 e 31 anos. Se tivessem tomado Spinraza, caso este existisse quando nasceram, cada um 
deles teria já custado mais de 15 milhões de dólares. O Zolgensma custa 2,1 milhões de dólares de 
uma só vez.  

3. Como é que cada tratamento é administrado? ------ O Zolgensma tem apenas uma injeção, o 
Spinraza tem 7 injeções no primeiro ano e depois 3 injeções intraespinhais por ano, todos os anos, 
a 125 000 dólares por injeção, por isso temos quase 1 milhão de dólares no primeiro ano e 400 000 
dólares cada ano subsequente, incluindo os custos de administração dos medicamentos. 

Há algum benefício clínico em administrar Zolgensma? ------ Apenas a diferença de custo. 

4. No que se refere aos preços, no final da fase de tratamento, qual é o mais barato? ----- O 
Zolgensma é, de longe, o mais barato de todos. 

 

Considera importante que as crianças a quem foi dado o Zolgensma vivam no país onde o 
medicamento foi administrado após a sua administração? ---- Não, o que é importante é que 
tenham acesso a médicos que saibam como evitar tubos de vias aéreas invasivos e no Brasil pode 
haver um em Minas Gerais, em Portugal, há apenas um centro no Porto, ver www.breatheNVS.com 
e clicar nos Centros. Não há mais nenhum na Europa continental. 

6. Na sua opinião, quanto tempo é que é aconselhável que as crianças permaneçam no mesmo 
país depois da toma do medicamento? ------- Não, têm de permanecer nas proximidades do Porto, 
de Nova Iorque ou de qualquer outro centro em www.breatheNVS.com 

7. Quais são as principais vantagens de permanecer no país onde a administração foi feita? ---- 
Nenhuma, se nenhum perito gostar de Nova Iorque, Porto. 

8. Quais são os principais problemas que podem surgir se uma criança viver num país diferente 
daquele em que o medicamento foi administrado e não estiver perto dos médicos que 
administraram o medicamento? --- Os médicos que administram os medicamentos são pouco 
importantes. O que importa é como prevenir complicações respiratórias nas regiões do Porto, de 
Minas Gerais (em menor grau), ou de Nova Iorque. 

 

http://www.breathenvs.com/
http://www.breathenvs.com/
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9. Atendendo à sua vasta experiência clínica e científica, incluindo no desenvolvimento de novos 
medicamentos e novas estratégias terapêuticas, qual a razão pela qual medicamentos como o 
Zolgensma atingem preços tão elevados? --- Porque o custo de estudos de investigação 
duplamente cegos controlados por placebo podem atingir 2 a 4 mil milhões de dólares, ainda que 
possam ser completamente desnecessários, como no caso da demonstração dos benefícios para 
os bebés com AME1 com 2 cópias de SMN2 tratados logos após o nascimento.  

10. Acredita que as estruturas de preços destes medicamentos são absolutamente claras e 
transparentes. --- Na minha opinião pessoal, os medicamentos devem ser acessíveis e pagos pelos 
doentes que deles necessitam, mas na Europa e nos EUA a Medicina não está sujeita às forças de 
mercado da oferta e da procura do cliente. O custo dos cuidados médicos é insustentável no 
Ocidente, mas, como compreende, os EUA deixarão de pagar os seus empréstimos muito antes de 
Portugal. Talvez isto seja um pouco reconfortante. Contudo, estes medicamentos podem fazer uma 
diferença enorme para os doentes.    

 

*** 

(Nota do Tradutor: as passagens realçadas a amarelo estão pouco claras no texto original, ou 
então não há correspondência entre a pergunta e a resposta, como sucede nas perguntas 6 e 7. 
Por este motivo, é possível que o texto da tradução possa ter de ser alterado se uma clarificação 
posterior o exigir). 


