Quais sao as principais diferengas entre os tratamentos com Zolgensma e Spinraza?

O ADN (genes) é transcrito para o ARN, o qual por sua vez é transcrito para proteina 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. Ha alguma vantagem do tratamento com Zolgensma em relagcdo ao Spinraza? --- Nao ha
qgualguer vantagem do ponto de vista de eficacia clinica, o que € importante é aidade em que se
administra o medicamento. Os melhores resultados ocorrem nas primeiras 6 semanas, depois
diminuem, mas hd casos em que podem continuar a fazer a diferengca mesmo na idade adulta.

2.1 Se assim for, quais sao 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 ja custado mais de 15 milhdes de ddlares. O Zolgensma custa 2,1 milhdes de délares de
uma so vez.

3. Como é que cada tratamento é administrado? ------ O Zolgensma tem apenas uma injegao, o
Spinrazatem 7 injegdes no primeiro ano e depois 3 injecdes intraespinhais por ano, todos os anos,
a 125 000 délares por injegao, por isso temos quase 1 milhao de délares no primeiro ano e 400 000
dodlares cada ano subsequente, incluindo os custos de administragdo dos medicamentos.

Ha algum beneficio clinico em administrar Zolgensma? ------ Apenas a diferencga de custo.

4. No que se refere aos pregos, no final da fase de tratamento, qual € o mais barato? ----- 0]
Zolgensma é, de longe, o mais barato de todos.

Considera importante que as criancas a quem foi dado o Zolgensma vivam no pais onde o
medicamento foi administrado apds a sua administragcao? ---- Nao, o que é importante € 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, ha apenas um centro no Porto, ver www.breatheNVS.com
e clicar nos Centros. Ndo ha mais nenhum na Europa continental.

6. Na sua opiniao, quanto tempo é que € aconselhavel que as criangas permanegam no mesmo
pais depois da toma do medicamento? ------- Nao, tém de permanecer nas proximidades do Porto,
de Nova lorque ou de qualquer outro centro em www.breatheNVS.com

7. Quais sao as principais vantagens de permanecer no pais onde a administragao foi feita? ----
Nenhuma, se nenhum perito gostar de Nova lorque, Porto.

8. Quais sao os principais problemas que podem surgir se uma crianga viver num pais diferente
daquele em que o medicamento foi administrado e ndo estiver perto dos médicos que
administraram o medicamento? --- Os médicos que administram os medicamentos sdo pouco
importantes. O que importa é como prevenir complicacdes respiratérias nas regides do Porto, de
Minas Gerais (em menor grau), ou de Nova lorque.
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9. Atendendo a sua vasta experiéncia clinica e cientifica, incluindo no desenvolvimento de novos
medicamentos e novas estratégias terapéuticas, qual a razao pela qual medicamentos como o
Zolgensma atingem precos tao elevados? --- Porque o custo de estudos de investigagao
duplamente cegos controlados por placebo podem atingir 2 a 4 mil milhdes de ddlares, ainda que
possam ser completamente desnecessarios, como no caso da demonstragao dos beneficios para
os bebés com AME1 com 2 cépias de SMN2 tratados logos apds o nascimento.

10. Acredita que as estruturas de precos destes medicamentos sdo absolutamente claras e
transparentes. --- Na minha opinido pessoal, os medicamentos devem ser acessiveis e pagos pelos
doentes que deles necessitam, mas na Europa e nos EUA a Medicina nao esta sujeita as forgas de
mercado da oferta e da procura do cliente. O custo dos cuidados médicos é insustentavel no
Ocidente, mas, como compreende, os EUA deixarao de pagar os seus empréstimos muito antes de
Portugal. Talvez isto seja um pouco reconfortante. Contudo, estes medicamentos podem fazer uma
diferengca enorme para os doentes.

*k*

(Nota do Tradutor: as passagens realcadas a amarelo estdo pouco claras no texto original, ou
entado nao ha correspondéncia entre a pergunta e a resposta, como sucede nas perguntas6e 7.
Por este motivo, € possivel que o texto da tradugao possa ter de ser alterado se uma clarificagao
posterior o exigir).



