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Aqui vocé encontrara conceitos gerais sobre uma nova forma de trata-

mento: a Terapia Génica.
,& O que sdo genes, a terapia génica e doencas raras;

)
§ Como a terapia génica pode ajudar pessoas que vivem com doencas

genéticas.

A Pfizer temm em andamento diversos programas de Terapia Génica, em
diferentes areas terapéuticas. Os achados de novos estudos animam e
a Terapia Génica apresenta perspectivas positivas para o tratamento

de diversas doencas genéticas.
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O que sdo Genes?
Sao parte de cada célula e carregam caracteristicas que cada pessoa obtém

ou herda de seus pais.

O que s@o doencgas genéticas?
Sao problemas de saude que ocorrem quando genes nao funcionam como
foram concebidos. Algumas sao muito graves, dependendo de qual gene é

afetado.

Como se pega uma doenga genética?
As pessoas nascem com doencas genéticas. Porém, em algumas ocasides,

os genes podem mudar ou sofrer mutacado ao longo de uma vida inteira.

O que é a Terapia Génica?

E aintroducao, remocao ou mudanca de um material genético nas células de
um paciente para tratar uma doenca. Esse material pode ser inserido nas
células de um paciente em laboratdrio e retornadas ao paciente (técnica ex
vivo) ou pode ser inserido nas células através de um vetor injetado no pacien-
te (técnicainvivo). Os vetores, essencialmente, sao veiculos projetados para
entregar genes saudaveis diretamente em uma célula. Frequentemente,
esses vetores sao criados a partir de partes de um virus. O virus € alterado

para que uma pessoa nao fique doente.

Normalmente, a Terapia Génica é administrada por meio de uma injecdo ou
uma infusdo intravenosa (diretamente na corrente sanguinea). Isso vai
depender do tipo de Terapia Génica, especifico para cada doenca, podendo

também ser administrada diretamente no drgao-alvo.



Quais séio os beneficios potenciais da Terapia Génica?

Aterapia génica nao é utilizada para tratar apenas os sintomas de uma determinada

doenca, mas para interromper ou retardar a evolucao dessa doenca causada porum

gene mal funcionante.

Pode fornecer um beneficio de tratamento a longo prazo e requerer apenas uma
dose, tendo a possibilidade de controle da doenca sem a necessidade do uso repeti-

do de medicacdes.

Quais séo os riscos ou limitagdes potenciais da Terapia
Génica?

Existem riscos associados ao tratamento como, por exemplo, o desenvolvimento de
uma resposta imunoldgica apds o recebimento da terapia. Quando isso acontece, o
corpo do paciente impede que o gene saudavel o ajude. Além disso, pesquisas conti-
nuam sendo desenvolvidas para determinar se a terapia génica pode aumentar

potencialmente o risco de qualquer complicacéo.

Quanto tempo dura a Terapia Génica?
Os ensaios clinicos estao ajudando a entender melhor, incluindo, por quanto tempo
os beneficios podem durar. Até agora, as pesquisas sugerem que a Terapia Génica

pode durar até muitos anos.

O periodo de tempo pode variar dependendo do tipo de doenca genética, da terapia

génica especifica e também das caracteristicas do paciente.
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Quem pode receber o tratamento?

Pessoas que possuem doencas genéticas devem falar com seus médicos
sobre as opcdes de tratamento. Existem muitos motivos pelos quais alguém
pode ndo ser habilitado a receber a terapia. Dois motivos comuns incluem:

idade e anticorpos previamente formados contra os vetores virais.

O médico precisara verificar se a pessoa tem anticorpos para os vetores
antes de administrar a terapia €, uma vez que isso seja confirmado, ela pode

nao ser habilitada a fazer esse tipo de tratamento.
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