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Introducdo - A hemofilia A é um distdrbio hemorragico hereditario ligado ao cromossomo X
causado por deficiéncia no fator V11 (essencial para a cascata de coagulacéo sanguinea). Assim, com
0 intuito de corrigir esse defeito diversas alternativas podem ser utilizadas, como a terapia génica com
Valoctocogene Roxaparvovec (Roctavian), que consiste no uso de um vetor viral (virus adeno-
associado 5) para transportar uma versao saudavel do gene do fator V111 até as células do figado, onde
essa proteina serd produzida. Ademais, essa alternativa apresenta algumas propostas e repercussoes,
as quais devem ser analisadas de maneira minuciosa. Objetivo - Avaliar os efeitos do uso de
Roctavian nos individuos com hemofilia A a fim de auxiliar o profissional médico para a escolha do
tratamento mais adequado para cada paciente. Métodos - O estudo trata-se de uma revisdo narrativa
de literatura. Foi realizada uma pesquisa na base de dados PubMed, cruzando os descritores
“hemofilia A”, “terapia genética” e “virus adenoassociados”. Para tanto, foram selecionados cinco
artigos entre os anos de 2022 e 2024, em lingua inglesa. Como critério de inclusdo usou-se a
pertinéncia tematica e como critério de exclusdo, foi usada a ndo adequagdo ao tema proposto.
Resultados - Nos estudos analisados, o uso de Valoctocogene Roxaparvovec esta associado a uma
reducdo na taxa de sangramento e na utilizagdo do concentrado de fator V111 profilatico (tratamento
padrdo da hemofilia A), além de promover o aumento da producdo enddgena e atividade dessa
proteina essencial na coagulacdo sanguinea. Logo, essa alternativa de tratamento é responsavel por
melhorar a qualidade de vida dos pacientes e diminuir a morbidade e a mortalidade relacionada a
eventos de sangramento. Além disso, a terapia génica com Roctavian propicia algumas vantagens em
relacdo ao tratamento padrdo, como a utilizacdo de dose Unica e a diminuicdo do risco de
desenvolvimento de inibidores (anticorpos). Entretanto, esse medicamento apresenta efeitos

colaterais como hipersensibilidade, rea¢des na infusdo, nauseas, dores de cabeca e nas articulacodes,
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além do aumento das enzimas alanina aminotransferase (ALT) e aspartato aminotransferase (AST),
que sdo marcadores da funcdo hepatica. Conclusdes - A terapia genética com Roctavian é considerada
segura e eficaz no tratamento da hemofilia A, mas os seus efeitos colaterais devem ser levados em
consideragdo durante a escolha do tratamento. Desse modo, cabe ao profissional médico durante a
escolha da intervencdo terapéutica avaliar o historico clinico, saude do figado e a presenca de
anticorpos pré-existentes contra o vetor viral para conseguir tomar a decisdo mais adequada.
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