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26 de Setembro, a Huntington’s Disease Society of America (HDSA) promoveu um

seminario através da internet apresentado pela Genentech/Roche, no qual

representantes da sua equipa dedicada a doenga de Huntington partilharam
pormenores e responderam a perguntas acerca dos ensaios clinicos da Genentech/Roche
que se avizinham. A HDSA recebeu centenas de perguntas antes, durante e depois do
seminario. Aqui, os cientistas da equipa da HDSA, com orientagcao da Genentech/Roche,
tentaram responder as perguntas mais frequentes.

O Que Sao Os Dois Proximos Ensaios
Clinicos Sobre Doenca De Huntington
Conduzidos Pela Genentech/Roche?

Podem explicar-me os pontos basicos do estudo GENERATION-HD1 que ira testar o
farmaco de reducao da huntingtina RG6042?

e O estudo GENERATION-HD1 sera um estudo alargado de Fase 3 que testara se a
terapia de reducao da huntingtina da Genentech/Roche RG6042 (anteriormente
designado IONIS-Htt-Rx) é segura e eficaz na DH. Ira implicar visitas mensais a clinica
durante 25 meses, com pung¢des lombares e outros exames a serem realizados em
cada visita.

e Serdo recrutadas 660 pessoas com idades entre os 25 e 0os 65 anos e com doenga de
Huntington manifesta. 220 pessoas receberdo um placebo todos os meses, 220
pessoas receberao o RG6042 todos os meses e 220 pessoas receberdao o RG6042 de
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dois em dois meses, em alternancia com a intervencgao placebo.

e Depois do estudo estar completo, o plano (se for aprovado pelas autoridades de saude)
é oferecer aos participantes elegiveis de todos os grupos a escolha de receberem o
RG6042 todos os meses ou de dois em dois meses (isto é conhecido como um estudo
de extensao aberto).

E em relagao ao outro estudo que nao ira testar nenhum farmaco - o Estudo de Historia
Natural da DH?

e O Estudo de Histdria Natural da DH nao envolve um tratamento com farmacos. Ira
monitorizar pessoas com doencga de Huntington manifesta em estadio inicial, avaliando
os seus sintomas e medindo os seus niveis de huntingtina mutada ao longo do tempo.
Tera a duragao de 16 meses e inclui uma avaliagao inicial, quatro visitas clinicas com
puncdes lombares e outras avaliagbées (na visita base e ao 3°, 9° e 15° més) e dois
telefonemas para check-up (ao 6° e ao 12° més).

e Serao envolvidas cerca de 100 pessoas, com idades entre os 25 e os 65 anos.

e Depois do estudo estar completo, o plano (se for aprovado pelas autoridades de saude)
€ oferecer aos participantes elegiveis que terminaram o estudo a escolha de iniciarem o
RG6042 (isto é conhecido como um estudo de extensao aberto).

Onde E Quando Decorrerao Estes Estudos?

Onde se situam os centros? Quando poderao identifica-los?

¢ A Genentech/Roche dedicou varios meses a identificar os centros clinicos. A 3 de
Outubro de 2018, nenhum centro tinha sido ainda confirmado, mas os primeiros
anuncios deverao ocorrer antes do fim de 2018.

Quando comecarao os estudos?

e Espera-se que os primeiros centros aprovados comecem a recrutar participantes no fim
de 2018 (para o Estudo de Histéria Natural da DH) e no inicio de 2019 (para o estudo
GENERATION-HD1).

e Os centros ndo comegarao a recrutar todos ao mesmo tempo, porque ha processos
diferentes de aprovacgao para cada instituicdo. Nao obstante, a HDSA ira actualizando
informacgdes no site www.hdtrialfinder.org a medida que ficarem disponiveis.

¢ Alinha de apoio da Genentech (Genentech Trial Information Support Line) esta também
disponivel para quem quiser mais informagdes (888) 662-6728 (Horario: Segunda-
Sexta, das 5:00 as 17:00).

Quantos centros existirao nos Estados Unidos da América (EUA)?

e Nao existem ainda centros aprovados. Para o Estudo de Histéria Natural da DH,
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existirdo até 17 centros nos EUA, Reino Unido, Alemanha e Canada. Para o estudo
GENERATION-HD1, existirdo até 80-90 centros em todo o mundo, em
aproximadamente 15 paises, incluindo os EUA.

Todos os centros escolhidos nos EUA sao Centros de Exceléncia da HDSA?

e Nao, mas alguns deverao ser, ja que os centros que participarao nestes estudos tém
que ser centros de investigagao capazes de desenvolver todos os procedimentos que
os ensaios clinicos implicam. A selecg¢ao dos centros depende de uma variedade de
factores, incluindo avaliagbées acerca da experiéncia que tém com estudos clinicos na
DH, a capacidade das infraestruturas clinicas para desenvolverem o estudo e as
actividades habituais naquele centro, a capacidade do centro para operacionalizar o
estudo da forma mais rapida e completa possivel, a populacao de doentes e a
localizagao geografica. A HDSA ndo tem qualquer controlo sobre o processo de
seleccao de centros para estes estudos.

A minha unidade pode candidatar-se a ser um destes centros?

e A Genentech/Roche informou a HDSA de que ja ndo esta a procura de novos centros
neste momento, mas podem expressar o vosso interesse para consideragdes futuras.
Podem contactar a linha de apoio da Genentech (Genentech Trial Information Support
Line) através do numero (888) 662-6728 (Horario: Segunda-Sexta, das 5:00 as 17:00).

Sera exigido que os participantes residam a uma determinada distancia do centro para
poderem participar nos estudos?

¢ Nao ha nenhum requisito de distancia especifico ou area de abrangéncia para estes
estudos, mas a questao da deslocacao sera provavelmente considerada durante a
selecgao dos participantes. Grandes deslocagdes ou compromissos de longa-distancia
podem causar stress adicional ao participante e aos seus acompanhantes. O excesso
de viagens pode também tornar mais provavel a desisténcia prematura do ensaio, o
que podera dificultar o sucesso dos estudos GENERATION-HD1 ou do Estudo de
Histdria Natural da DH. Os estudos clinicos estao sujeitos a leis e regulamentos
internacionais, nacionais e locais. Adicionalmente, factores como as politicas
institucionais do centro e seguros de saude poderdo ter um impacto na capacidade do
potencial participante para mudar de local de residéncia e de ser aceite num dos
centros do estudo. Em ultima analise, as questdes da elegibilidade e do recrutamento
sdo decididas pelo investigador principal de cada centro, que tera em consideragao
todos estes pontos e podera desejar falar consigo ou com o seu especialista para obter
mais informacgdes.

Quais Sao Os Compromissos E Os
Procedimentos Que Estes Estudos
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Envolvem?

Quanto tempo demoram as visitas e o que é que envolvem? Pode-se faltar a uma visita ou
abandonar o estudo?

e Os participantes tém que ser capazes de se comprometer a despender um dia inteiro
em cada visita clinica mensal durante 25 meses no estudo GENERATION-HD1.

e Para o Estudo de Histdria Natural da DH, os participantes tém que se comprometer a
completar 4 visitas clinicas, em que serao feitas pungdes lombares e outras avaliagdes
(no inicio do estudo e ao 3°, 9° e 15° més) e dois telefonemas para check-up (a0 6° e
ao 12° més).

e Os participantes tém que tolerar pungdes lombares e colheitas de sangue, fazer
exames de ressonancia magnética (ndo poderao ter claustrofobia nem metais no corpo)
e ser capazes de completar entrevistas e questionarios.

e Para garantir que o estudo é completamente eficaz e que tera resultados exactos, é
muito importante que as pessoas que estejam a considerar a sua participagdo tomem
uma decisao cuidadosa e se comprometam totalmente em cada visita do estudo.

e Apesar disto, todos os participantes na investigacao tém o direito de retirar o seu
consentimento e de abandonar o estudo a qualquer momento.

Que procedimentos posso esperar durante estes estudos?

e Puncgdes lombares: os fluidos sao colhidos/administrados com uma agulha na regiao
inferior da coluna.

e Testes sanguineos para avaliar estado de saude e marcadores da DH.
e Exames fisicos (coragao, ouvidos, nariz, garganta, pele, fungcdo muscular).
¢ Sinais vitais (pulso, temperatura, pressao sanguinea, respiracao).

e Questionarios acerca da vida diaria, funcionamento e estado mental (o acompanhante
do participante também podera responder a alguns destes questionarios).

e Electrocardiogramas (um exame indolor que avalia a actividade eléctrica do coragao).
e Exames neuroldgicos (estado mental, sentidos, movimentos, reflexos).
e Ressonancias Magnéticas cerebrais.

e Dispositivos tecnoldgicos portateis (smartphones e aparelhos de pulso) para medir
sinais da DH.

Quais sao os potenciais riscos do estudo e como é que vao lidar com dor ou desconforto?
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e Como 0 RG6042 é um farmaco em investigagao, a sua seguranca esta ainda a ser
testada.

e O estudo tem um grande compromisso de tempo. Os participantes terdo que
despender aproximadamente um dia inteiro para cada visita agendada.

e As punc¢des lombares podem provocar dor por causa da agulha nas costas ou efeitos
secundarios como dores de cabeca ligeiras a severas apos a intervengao. A seguranga
a longo prazo de pungdes lombares cronicas é algo que tem também que ser mais
investigado.

e Algumas avaliagdes ou exames podem ser um pouco desconfortaveis, cansativos,
demorados ou stressantes. E muito aborrecido ter que ser empurrado, picado e
avaliado todos os meses. Os exames de ressonancia magnética sao ruidosos e os
testes cognitivos podem ser um pouco desgastantes ou confusos.

e Todos os participantes serdo monitorizados de perto em relagao a qualquer efeito
secundario, incluindo dor ou desconforto. No estudo de seguranga deste farmaco feito
anteriormente, o efeito secundario mais comum foi dor devido ao procedimento. As
dores de cabecga associadas a pungao lombar ocorreram em cerca de 10% dos casos
depois das pungdes lombares. Nao existiram efeitos secundarios sérios nas pessoas
que receberam o RG6042. Os dados sobre seguranca e tolerabilidade deste estudo
deram as provas necessarias para se dar continuidade ao programa de
desenvolvimento clinico do RG6042.

Questoes Acerca Da Elegibilidade Para O
Estudo

Os requisitos de elegibilidade sao os mesmos para os dois estudos? A pessoa tem que ter
sintomas para ser elegivel para os estudos?

e Nao, os critérios de elegibilidade ndo sao todos os mesmos para os dois estudos.

e Por exemplo, o Estudo de Historia Natural da DH incluira pessoas em estadio inicial de
DH manifesta (Estadio | ou Il, definido como uma pontuag¢ao de Capacidade Funcional
Total de 7-13).

e O estudo de Fase 3 GENERATION-HD1 incluira pessoas com um diagndstico clinico de
DH manifesta. Isto é definido como pessoas com uma pontuagao CAP > 400, uma
escala de independéncia = 70 e que conseguem caminhar de forma independente e
falar.

e Os critérios de elegibilidade para os dois estudos estarao disponiveis nos sites
www.clinicaltrials.gov ou www.hdtrialfinder.org.
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Nos critérios de inclusdo do estudo de Fase 3 GENERATION-HD1, o que é a Escala de
Independéncia? O que significa uma pontuacgao de 70?

e A escala de independéncia € uma medida da independéncia/autonomia do participante.
Tem uma pontuagao de 0 a 100, em que O significa que a pessoa necessita de cuidados
totais e 100 significa que a pessoa ndo necessita de nenhum cuidado especial. Uma
pontuacgao de 70 significa que o auto-cuidado ainda se mantém para tomar banho, que
as tarefas domésticas ja tém limitagdes (cozinhar ou utilizar facas), que a pessoa
deixou de conduzir e que ndo é capaz de gerir as suas finangas.

Que idades serao consideradas para o Estudo de Histéria Natural da DH e para o estudo
de Fase 3 GENERATION-HD1?

e Para ambos os estudos, os participantes tém que ter entre 25 e 65 anos ho momento
de inicio do estudo.

O que é uma pontuacao CAP e que pontuagdes serao consideradas para o estudo de Fase
3 GENERATION HD-1?

e CAP significa CAG Age Product (Produto CAG Idade) e € uma férmula matematica muito
basica que pode ser utilizada para estimar a idade de inicio de sintomas da DH, com
base no tempo que a pessoa viveu com a mutagao.

e Pontuagado CAP = (extensdo darepeticdo CAG - 33.66) x idade no inicio do estudo
e Os participantes tém que ter uma pontuagao CAP maior do que 400.

e Exemplo. Uma pessoa que tem 44 repeticdbes CAG e 39 anos, (44 - 33.66) x 39 =
403.26. Essa pessoa é elegivel.

e Exemplo. Uma pessoa que tem 40 repeticées CAG e 60 anos, (40 - 33.66) x 60 =
380.4. Essa pessoa NAO é elegivel.

Condigoes previamente existentes podem impedir alguém de participar no estudo de
Fase 3?

e No geral, os participantes tém que ter uma condicdo médica, psiquiatrica e neuroldgica
estavel durante pelo menos 12 semanas antes da avaliagao inicial e no momento de
entrada no estudo. Isto significa que estes sintomas tém que estar estaveis e
controlados, sem precisarem de idas as urgéncias ou de grandes ajustes terapéuticos e
sem interferirem na capacidade da pessoa de participar no estudo. As pessoas com
condi¢cées médicas sérias que possam interferir na sua capacidade de completar o
estudo serdo impedidas de participar. Os doentes com condi¢gées médicas que possam
influenciar os resultados do estudo (por exemplo, cefaleias cronicas) serdo também
excluidos. Critérios de elegibilidade adicionais estado disponiveis nos sites

www.clinicaltrials.gov ou www.hdtrialfinder.org.
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O participante pode manter a sua medicagao actual durante o estudo de Fase 3 (por
exemplo, anti-depressivos, tetrabenazina)?

e No geral, os participantes poderao continuar a usar farmacos como
tetrabenazina/deutetetrabenazina, anti-psicoticos, anti-depressivos e ansioliticos,
desde que a dose se tenha mantido estavel durante pelo menos 12 semanas antes do
inicio do estudo. Existem algumas excepg¢des, como memantina, amantadina e riluzol,
que podem afectar a cognigao (a capacidade de processar informagao), e alguns
anticoagulantes.

e Estes critérios sobre a medicagao foram estabelecidos para garantir que se
conseguirdo observar os efeitos do RG6042 sem a influéncia de outros farmacos.
Informacgéao adicional sobre o estudo, incluindo pormenores sobre os critérios de
inclusao e de exclusao, serao publicados no site www.clinicaltrials.gov e partilhados
com os profissionais de saude que trabalham com a DH. Encorajamo-lo a conversar
com o especialista em DH que acompanha o seu familiar para perceber o que sera
melhor para a vossa situagao.

Preciso de fazer parte de um estudo observacional como o ENROLL-HD para poder
participar?

e E bom o participante estar envolvido em estudos como o ENROLL-HD, o HDClarity, o
PREDICT-HD, ou outros estudos observacionais, mas isso ndo é obrigatorio.

E se ja participei anteriormente em estudos de investigacao com farmacos
experimentais?

e A participagao prévia em ensaios clinicos ndo impedira alguém de participar neste
ensaio clinico; contudo, aplicam-se alguns critérios de exclusao. Por exemplo, ter
estado anteriormente ou estar actualmente a fazer um tratamento com um
oligonucleotideo antisense nao sera permitido. Além disso, se alguém tiver sido
submetido no passado a uma terapia de investigagado que tenha efeitos a longo-prazo,
a participacao nao sera permitida a ndo ser que ja tenha decorrido tempo suficiente
para garantir que o farmaco esta completamente fora do corpo. A participacao
simultanea noutro ensaio clinico com qualquer tipo de intervencao, incluindo
farmacoldgica e ndo-farmacoldgica, ndo sera permitida. Contudo, a participagdo em
estudos observacionais, como o ENROLL-HD, é aceite. Informagéao adicional sobre o
estudo, incluindo pormenores sobre os critérios de inclusao e de exclusao, serao
publicados no site www.clinicaltrials.gov e partilhados com os profissionais de saude
que trabalham com a DH. Encorajamo-lo a conversar com o especialista em DH que
acompanha o seu familiar para perceber o que sera melhor para a vossa situacgao.

Preciso de ter um acompanhante ou familiar para participar em todas as visitas?
e E encorajado, mas nao obrigatdrio, que os participantes tenham alguém (um familiar ou
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um amigo) que possa actuar como seu acompanhante do estudo. Sera alguém que
pode estar presente nas visitas do estudo, com quem os participantes estao
regularmente em contacto e que possa assinar o consentimento informado para
participar no estudo, dando apoio e preenchendo questionarios.

Como posso envolver-me no estudo e como é que os participantes sao escolhidos? Ha
um sorteio ou posso inscrever-me através da HDSA?

e Os estudos de investigacao podem recrutar participantes através das relagées médico-
doente ja existentes, normalmente nos centros onde se esta a desenvolver a
investigacao ou atraveés de referenciagao para centros proximos. Falar com o seu
meédico € um optimo ponto de partida.

e Nao ha qualquer sorteio ou lista de inscricées. A HDSA nao tem qualquer controlo sobre
guem ira participar e ndo ha garantias de participacao. Existirdo muito mais pessoas
dispostas a participar do que “vagas”, mas isso significa que o estudo avancara mais
rapidamente.

Tenho que ser seguido num Centro de Exceléncia ou por um médico que desenvolva
investigacao?

e Nao tem que estar a ser seguido num Centro de Exceléncia, mas, geralmente, as
unidades clinicas com uma valéncia de investigagao serdo as unidades que mais
provavelmente participarao nestes estudos. Por favor veja a sec¢ao “Onde e Quando”
para mais informacdes.

Porque é que o estudo de Fase 3 GENERATION-HD1 é limitado a pessoas com idades
entre os 25-65 anos e com uma pontuacao CAP de 400?

e A Roche/Genentech decidiu estudar pessoas em estadio inicial de DH porque pretendia
escolher um grupo que tivesse mais probabilidades de mostrar os efeitos da terapia. As
pessoas com DH com niveis elevados de independéncia (medida com a Escala de
Independéncia) foram seleccionadas porque sao potencialmente mais capazes de
completar o estudo de 2 anos. A gravidade da doenga na populagao do ensaio foi
especificada através da pontuagao CAP, uma forma de medir a toxicidade da
huntingtina mutada ao longo do tempo. Demonstrou-se que as pessoas com DH com
um CAP > 400 progridem mais rapidamente em medidas clinicas chave, tais como a
escala de Capacidade Funcional Total, e, por isso, tém uma maior probabilidade de
revelar qualquer efeito que o farmaco possa ter no retardamento da progressao da
doencga.

¢ A Genentech/Roche e os profissionais envolvidos no estudo obviamente que
reconhecem que estas medidas variam de pessoa para pessoa. No entanto, os estudos
de investigagao requerem limites fixos como estes e as regras ndo podem ser
quebradas.
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Porque é que nao estao a incluir pessoas portadoras do gene da DH que nao tém ainda
sintomas (portadores pré-sintomaticos)? Porque é que nao estao a incluir pessoas com
sintomas mais avan¢ados da doenca?

e A Genentech/Roche esta bem ciente de que existe um continuum na DH, que abrange
portadores pré-sintomaticos da mutagao genética, pessoas com doenga de Huntington
juvenil, estadios mais avangados da doenga e pessoas com inicio de sintomas depois
dos 65 anos. O foco sao os estadios iniciais e manifestos da doencga porque se
pretende que este importante primeiro ensaio seja em pessoas com sintomas
mensuraveis da doenga mas que estejam numa fase suficientemente inicial para
poderem demonstrar os potenciais efeitos da terapia. Existiu igualmente um primeiro
ensaio de seguranga na populagao com DH manifesta em estadio inicial que estes
novos estudos pretendem desenvolver.

Tenho mais de 65 anos, sou saudavel e tenho uma pontuagao CAP dentro do intervalo
dos critérios definidos. Considerariam incluir-me no estudo?

¢ Infelizmente, ndo. O limite superior de idade para o estudo sdo 65 anos. Por favor veja a
explicagdo dada acima.

Tenho menos de 25 anos, tenho uma pontuagcao CAP dentro do intervalo dos critérios
definidos. Considerariam incluir-me no estudo?

¢ [nfelizmente, ndo. O limite inferior de idade para o estudo sao 25 anos. Por favor veja a
explicagao dada acima.

Nao cumpro os requisitos da pontuagcao CAP, mas a minha idade é entre 25 e 65 anos.
Considerariam incluir-me no estudo?

¢ Infelizmente, ndo. A pontuagao CAP do participante tem que ser acima de 400 no inicio
do estudo. Por favor veja a explicagado dada acima.

Posso entrar no estudo aos 65 anos, mesmo que tenha 67 anos quando o estudo
terminar?

e Sim, desde que a pessoa esteja dentro do intervalo de idades definido quando inicia o
estudo, é elegivel.

Posso entrar no estudo aos 24 anos, ja que farei 25 anos durante a investigagcao?

¢ Infelizmente, ndo. A idade minima de entrada é 25 anos. Se o estudo ainda estiver em
fase de recrutamento de participantes quando a pessoa fizer 25 anos, entao passa a
ser elegivel.

Nao sou (ou o meu familiar nao €) elegivel. Como é que ficam as pessoas que nao
cumprem estes critérios?
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¢ De momento, o desenho destes estudos e 0s seus requisitos de elegibilidade nao sao
flexiveis.

e A Genentech/Roche nao esta a ignorar as necessidades das pessoas que estao fora
dos limites de idade ou de outros critérios de elegibilidade. A equipa ira explorar o
RG6042 noutras populagdes se houver um racional cientifico e de seguranga
suficiente.

Perguntas Sobre A AprovacaoE
Disponibilizagcao Do Farmaco
Antecipam que 0 RG6042 estara disponivel no futuro para uma populagao mais alargada,

se for aprovado? Por exemplo, individuos pré-sintomaticos, pessoas em estadio final de
DH ou doentes com DH juvenil?

¢ A Genentech/Roche reconhece a necessidade médica critica de haver um tratamento
para a DH, especialmente para as pessoas com formas severas da doeng¢a, como a DH
juvenil. De momento, ndo ha estudos clinicos planeados para além dos trés estudos na
DH manifesta em estadio inicial (Fase I/lla OLE, o estudo observacional de Historia
Natural da DH e os estudos clinicos de Fase 3 GENERATION HD1), mas a equipa ira
explorar o RG6042 noutras populagdes se houver um racional cientifico e de seguranga
suficiente.

Como é definida a eficacia - como saberemos que o RG6042 funcionou?

e O objectivo primario (a alteragao sintomatica principal que ira ser estudada) do estudo
GENERATION-HD1 nos EUA é a alteracgao estatisticamente significativa da Capacidade
Funcional Total das pessoas que tomarem RG6042 quando comparadas com placebo.
A Capacidade Funcional Total € uma medida do funcionamento das pessoas na vida
diaria. Ha muitas outras medidas que vao ser igualmente examinadas, incluindo
imagens de ressonancia magnética cerebral, avaliagées neuroldgicas e motoras e
niveis da proteina huntingtina. O estudo ira igualmente investigar se o farmaco é ou nao
seguro durante um periodo de tempo mais longo.

Pode o estudo ser interrompido mais cedo e o farmaco aprovado se estiver a resultar
muito bem? Quando é que irao verificar isso?

e E demasiado prematuro especularmos acerca de uma maior rapidez dos processos
regulatorios. A Roche/Genentech esta completamente comprometida com a execugao
e conclusao das Fases 1/ 2 do estudo de extensdo aberto, do estudo de Histodria
Natural da DH e do estudo piloto de Fase 3 GENERATION-HD1.

Quanto tempo demorara o recrutamento dos 660 participantes do estudo? Flexibilizarao
os critérios de elegibilidade ou reformularao o estudo se ndo conseguirem encontrar
tantos participantes?
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e Ha demasiados factores envolvidos neste estudo com que os centros e as pessoas ja
terdo que lidar. Os centros nao abrirdo todos ao mesmo tempo e as 660 pessoas hao
poderdo comecar todas no mesmo momento. E dificil prever, mas é provavel que se
demore tempo a conseguir completar a etapa de recrutamento e o estudo terminara
oficialmente quando todos os participantes completarem os 25 meses de visitas
clinicas.

e Ha muito mais participantes disponiveis e elegiveis do que aqueles que poderao juntar-
se ao estudo, por isso ndo se espera que o recrutamento seja um problema. O desenho
deste estudo envolveu meses e anos de debate entre especialistas, pelo que a
existéncia de alteragdes € muito improvavel.

Quando é que os resultados do estudo de Fase 3 serao comunicados? Se o farmaco
resultar, o que é que acontecera a seguir?

 E muito dificil prever o resultado e o calendario de um grande ensaio clinico
internacional. Temos grandes esperancgas de que o estudo seja concluido o mais
brevemente possivel, mas ndao ha garantias em relagado a tempo.

e Se os resultados forem promissores, as aprovagdes terdo que passar pelas autoridades
reguladoras da saude. Devido a enorme necessidade da comunidade e a novidade de
uma terapia genética, esperamos que este processo possa decorrer o mais depressa
possivel. Mas, mais uma vez, € muito dificil fazer previsées.

O farmaco RG6042 ficara disponivel através de programas de Uso Compassivo ou “Right
to Try”?

¢ Neste momento, a segurancga e eficacia desta abordagem nao estdo completamente
compreendidas, pelo que o acesso ao farmaco so esta disponivel através de um ensaio
clinico. Embora a Roche/Genentech reconhega a necessidade da comunidade, isto é
uma terapia experimental nova e a sua seguranca e eficacia tém que ser garantidas
através de investigacao clinica apropriada antes de a tornar disponivel a um grupo mais
alargado de pessoas.

Qual sera o custo do RG6042?

e Esta questdo sera cuidadosamente considerada pela Genentech/Roche, mas ndo é
possivel responder neste momento. Os ensaios clinicos irdo testar se o RG6042 é
seguro e se pode ou ndo ajudar as pessoas. A Genentech/Roche nao esta interessada
em produzir um farmaco que nao esteja disponivel para aqueles que dele necessitam.

Os autores ndo tém qualquer conflito de interesses a declarar.Para mais informacées sobre

a nossa politica de divulgacao, veja a nossa FAQ...
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GLOSSARIO

Capacidade Funcional Total Uma escala estandardizada de avaliagao funcional na DH,
utilizada para avaliar a capacidade para trabalhar, gerir finangas, desempenhar tarefas
domésticas e tarefas de cuidados pessoais

Ressonancia magnética Uma técnica que utiliza campos magnéticos potentes para
produzir imagens detalhadas do cérebro de humanos e animais vivos.

proteina huntingtina A proteina produzida pelo gene da DH

Objectivo primario A principal pergunta formulada num ensaio clinico

Ensaio clinico Experiéncias, planeadas com todos os cuidados, que sdo desenhadas de
forma a responder a questdes especificas sobre como um farmaco afeta seres
humanos.

observacional Um estudo em que as avaliagdes ou medidas sao feitas em voluntarios
humanos mas em que nao sao aplicados quaisquer farmacos ou tratamentos
experimentais

repeticido CAG A porcao de ADN no inicio do gene DH, que contem a sequéncia CAG
repetida muitas vezes, e que é anormalmente longo nas pessoas que vao desenvolver
DH.

DH juvenil Doenga de Huntington em que os sintomas comegam antes dos 20 anos.

eficacia Uma medida que avalia se o tratamento funciona ou nao

placebo Um placebo € um medicamento falso, que nao contém ingredientes activos. O
efeito placebo é um efeito psicologico que faz com que as pessoas se sintam melhor
mesmo que estejam a tomar um comprimido que nao funciona.

HTT uma abreviagao para o gene que causa a doenga de Huntington. O mesmo gene é
também chamado DH e IT-15

© HDBuzz 2011-2025. Os conteudos do HDBuzz sao de partilha livre, sob uma Licenga
Creative Commons Atribuicdo-Compartilhalgual 3.0 Nao Adaptada .
O HDBuzz nao € um recurso de aconselhamento médico. Para mais informacgdes, visite
hdbuzz.net
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