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RESUMO 

A púrpura trombocitopênica idiopática (PTI) é caracterizada por uma baixa contagem de 

plaquetas, embora o desenvolvimento de autoanticorpos contra glicoproteínas plaquetárias 

permaneça central na fisiopatologia da PTI, várias anormalidades envolvendo os 

mecanismos celulares de modulação imunológica podem ser descritas neste artigo, pode 

ser desencadeada por um gatilho viral ou ambiental ou pode ser secundária a uma 

deficiência imunológica subjacente. O objetivo deste artigo é realizar uma revisão de 

literatura sobre a PTI, fisiopatologia e acometimentos, métodos terapêuticos e eficácia. As 

bases de dados científicas como LILACS, Scientific Electronic Library Online (Scielo), 

National Library of Medicine (NIH), Medline foram usadas para o desenvolvimento do 

trabalho. Os descritores utilizados nessa pesquisa foram: “Púrpura Trombocitária Idiopática”, 

“Púrpura Trombocitária Idiopática e IVIG”, “anti-D Ig”, “Esplenectomia e PTI”. Neste contexto, 

a PTI é caracterizada por trombocitopenia isolada, dentre as opções de tratamento pode-se 

incluir: gama-imunoglobulinas intravenosas em altas doses ou IVIG, imunoglobulina anti-D 

(anti-D Ig), esplenectomia, micofenilato mofetil dentre outros. Pode-se concluir que ainda 

são necessários mais estudos correlacionados à PTI, e ensaios clínicos com seleção maior 

de pacientes na sua execução, pois os fármacos associados ainda apresentam muitos 

efeitos adversos, o que pode dificultar na adesão ao tratamento. 

Palavras-chave: Púrpura Trombocitopênica Idiopática; IVIG; Esplenectomia Pediátrica. 

 

ABSTRACT 

Idiopathic thrombocytopenic purpura (ITP) is characterized by a low platelet count. Although 

the development of autoantibodies against platelet glycoproteins remains central to the 

pathophysiology of ITP, several abnormalities resulting from the cellular mechanisms of 

immune modulation can be described in this article, which can be triggered by a viral or 
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environmental trigger or can be associated with an underlying immune deficiency. The 

objective of this article is to perform a literature review on ITP, pathophysiology and 

involvement, therapeutic methods and efficacy. Scientific databases such as LILACS, 

Scientific Electronic Library Online (Scielo), National Library of Medicine (NIH), Medline were 

used to develop the work. The descriptors used in this research were: “Idiopathic 

Thrombocyte Purpura”, “Idiopathic Thrombocyte Purpura and IVIG”, “anti-D Ig”, 

“Splenectomy and ITP”. In this context, ITP is characterized by isolated thrombocytopenia, 

and treatment options may include: high-dose intravenous gamma-immunoglobulin or IVIG, 

anti-D immunoglobulin (anti-D Ig), splenectomy, mycophenylate mofetil, among others. It can 

be concluded that more studies correlated with ITP are still needed, as well as clinical trials 

with a larger selection of patients in their execution, since the associated medications still 

have many adverse effects, which can make adherence to treatment difficult. 

Keywords: Idiopathic Thrombocytopenic Purpura; IVIG; Pediatric Splenectomy. 

 

 

 

INTRODUÇÃO 

A púrpura trombocitária idiopática (PTI) em crianças é uma doença sanguínea 

autoimune aguda, que varia através de sua incidência entre 1.6 a 6 a cada 100.000 

crianças. Sabe-se que aproximadamente 2/3 dos casos de PTI em adultos evoluem para PTI 

crônica, mas 20% a 25% dos casos de PTI pediátrica persistem para PTI crônica. Enquanto, 

aproximadamente 30 a 35% das mulheres grávidas com PTI requerem intervenção durante 

a gravidez (ZHU et al., 2022). Neste contexto, a PTI é caracterizada por uma redução 

importante no número de plaquetas, pode-se compreender como os sinais clínicos 

característicos como: petéquias, equimoses, hematomas, epistaxe, hematúria, no entanto, 

em casos graves, pode ocorrer hemorragia intracraniana, hemorragia gastrointestinal e 

hemorragia genitourinária (ROSU et al., 2023). De acordo com Bahoush et al., (2020) há 

uma forte associação entre PTI como um distúrbio autoimune e dermatite atópica como um 

distúrbio imunológico, com incidência 2.4% maior nessa população, complementarmente, 

também demonstraram alta prevalência na presença de anticorpos antitireoidianos como 

antiTPO e anti-TG em pacientes pediátricos com PTI crônica. Além de que cerca de 70% a 

80% dos indivíduos têm autoanticorpos contra GPIIbIIIa, 20% a 40% dos indivíduos têm 

autoanticorpos contra o complexo GPIb e alguns indivíduos têm autoanticorpos contra 

ambos tipos de glicoproteínas (GPs) (KREMER HOVINGA STREBEL et al., 2022). 
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Em relação à diminuição da produção pode-se observar correlações com a Anemia 

de Fanconi, disqueratose congênita, Síndrome de Wischott Aldrich e distúrbios plaquetários 

familiares, sendo que causas adquiridas podem incluir distúrbios linfoproliferativos, distúrbios 

mieloproliferativos, aplasia medular e algumas neoplasias (SAFAPOUR; ALGHASI; 

ABOLNEZHADIAN, 2021). 

Neste sentido, compreende-se que a PTI resulta de uma deficiência grave da 

protease clivadora específica do fator de von Willebrand, ADAMTS13, a qual é uma 

desintegrina. A deficiência de ADAMTS13 é mais comumente adquirida devido a 

autoanticorpos anti-ADAMTS13, sendo também herdada através de mutações no gene 

ADAMTS13 (SUKUMAR; LÄMMLE; CATALAND, 2021). Por conseguinte, observa-se que a 

redução significativa das plaquetas como discutido previamente ocorre devido à produção 

prejudicada ou destruição periférica, enquanto na maioria das vezes devido à presença de 

anticorpos antiglicoproteína de membrana plaquetária (THAKRE; GHARDE; 

RAGHUWANSHI, 2023). 

Complementarmente, pode-se considerar a patologia como uma trombocitopenia 

destrutiva de base imunológica, secundária à produção de autoanticorpos dirigidos contra as 

proteínas da membrana plaquetária, que pode ocasionar consequente destruição periférica 

ao nível do sistema retículoendotelial e contra megacariócitos (OKHOTA et al., 2020). A PTI 

pode ocasionar anemia hemolítica microangiopática, trombocitopenia grave e lesão 

isquêmica de órgão terminal devido a trombos ricos em plaquetas microvasculares. Em 

adultos, a condição é mais frequentemente imunomediada, enquanto a PTI congênita é 

frequentemente detectada na infância ou durante a gravidez (BAHOUSH; POORASGARI; 

NOJOMI, 2020). 

O objetivo deste trabalho é realizar uma revisão de literatura sobre a púrpura 

trombocitária idiopática, analisar complementarmente a eficácia e inovações no seu 

tratamento, ensaios clínicos e complicações diversas. 

 

 

METODOLOGIA 
 

O presente artigo original constitui uma revisão bibliográfica, com diversos artigos 

originais, estes foram observados em bases de dados científicos como LILACS, Scientific 

Electronic Library Online (Scielo), National Library of Medicine (NIH), Medline. Os descritores 

utilizados nessa pesquisa foram: “Púrpura Trombocitária Idiopática”, “Púrpura Trombocitária 
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Idiopática e IVIG”, “anti-D Ig”, “Esplenectomia e PTI”. O levantamento dos dados foi 

realizado entre 2021 a 2025, nos últimos 4 anos. Os critérios de inclusão foram revisão de 

literatura, estudos randomizados e duplo-cego, revisões sistemáticas, métodos de 

tratamento e protocolos, resumos publicados em congressos, artigos gratuitos, utilizaram-se 

artigos em língua portuguesa e inglesa. 

Enquanto os critérios de exclusão para esse artigo foram a exclusão de artigos 

duplicados, artigos incompletos e ensaios clínicos indecisivos, trabalhos pagos e artigos que 

não estavam em inglês e português. Foram encontrados 73 artigos originais, dos quais 31 

artigos foram utilizados para o desenvolvimento deste artigo. 

 
 

DISCUSSÃO E RESULTADOS 

PATOLOGIA DA PÚRPURA TROMBOCITÁRIA IDIOPÁTICA E INOVAÇÕES DE 
TÉCNICAS TERAPÊUTICAS 

A PTI é uma condição caracterizada pela formação de coágulos sanguíneos em 

pequenos vasos sanguíneos, consequentemente pode ser causada por anticorpos que têm 

como alvo a desintegrina A e a metaloprotease com repetições de trombospondina tipo 1, 

membro 13 ou ADAMTS13, que está relacionada ao fator de von Willebrand (DOYLE et al., 

2023). Strebel et al.,(2022) relatam que nos estudos realizados HERCULES e pós- 

HERCULES, através da administração de caplacizumabe, mesmo a presença de níveis mais 

baixos de ADAMTS13 no final do tratamento foram associados a um risco maior de 

recorrência nos estudos. Algumas terapias são necessárias para tratar sangramento, 

melhorar a contagem de plaquetas, causar cessação do sangramento. Mesmo após o 

tratamento, observa-se que a fadiga da paciente com PTI muitas vezes não demonstrou 

melhora. 

Complementarmente, ao exposto previamente, a fisiopatologia da PTI ainda não é 

bem compreendida, segundo Upretti et al., (2019) relatam o envolvimento da formação de 

autoanticorpos, os quais afetam glicoproteínas de superfície plaquetária, e o envolvimento 

de células T citotóxicas e a afecção de plaquetas ou megacariócitos. Acredita-se que a 

destruição das plaquetas após a ligação do autoanticorpo ocorre no baço devido à ligação 

da porção Fc das imunoglobulinas na superfície das plaquetas aos receptores específicos 

nos macrófagos teciduais do sistema reticuloendotelial esplênico (ITO et al., 2021). Por 

conseguinte, o tratamento de crianças com PTI refratária é desafiador e mal estabelecido. 
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De acordo ao autor supracitado, a ADAMTS13 é uma enzima criticamente 

importante, sintetizada em células estreladas hepáticas, embora uma deficiência grave de 

ADAMTS13 seja necessária para o desenvolvimento de PTI, a deficiência enzimática por si 

só pode não ser suficiente para induzir a síndrome clínica, pois a ativação do sistema do 

complemento também foi sugerida como tendo um papel na PTI aguda e aumento de 

mortalidade. A PTI congênita comum na população infantil, também pode ser denominada 

como Síndrome de Upshaw-Schulman, condição autossômica recessiva causada por 

mutações bialélicas no gene ADAMTS13, enquanto sangramentos acontecem em cerca 

30% a 56% dos pacientes com PTI congênita, e sangramento que requer tratamento 

imediato é relatado em até 4% de todos os pacientes com PTI, enquanto hemorragia 

intracraniana fatal é relatada em até 3% de todos os pacientes com PTI (LEE, 2023). 

Enquanto, os autoanticorpos anti-ADAMTS13 podem ser inibitórios e não inibitórios. 

Os anticorpos inibitórios neutralizam a atividade proteolítica do ADAMTS13 e os anticorpos 

não inibitórios se ligam à protease, acelerando sua depuração do plasma. Anteriormente, 

era amplamente sustentado que os anticorpos inibitórios eram a principal causa da 

deficiência de ADAMTS13, no entanto, segundo estudos recentes constatou-se que a 

depleção de antígeno também contribui significativamente para a deficiência (SUKUMAR; 

LÄMMLE; CATALAND, 2021). 

Portanto, compreende-se que a decisão em relação ao tratamento de um paciente 

deve ser baseada na gravidade das manifestações clínicas e não na contagem de 

plaquetas. Na ausência de diátese hemorrágica significativa, diretrizes internacionais 

sugerem que nenhum tratamento seja realizado, independentemente dos valores 

plaquetários. As recomendações da Associação Italiana de Hematologia e Oncologia 

Pediátrica (AIEOP) indicam que os pacientes com diátese hemorrágica significativa da 

mucosa devem ser tratados (LEE, 2023). Enquanto, de acordo com Ghanima et al., (2021) o 

tratamento da PTI deve prevenir sangramentos, pois cerca de 5% desses pacientes 

apresentam sangramentos severos, indução de remissão, e melhorar a qualidade de vida 

desses pacientes. 

Neste contexto, compreende-se que as drogas de nível I no tratamento da PTI em 

crianças são representados por gama-imunoglobulinas intravenosas em altas doses (IVIG) 

com dose de 0,8 g/kg/dia por 1 a 2 dias, esteroides orais como prednisona 1 mg/kg/dia por 

30 dias ou dose de 4 mg/kg/dia por 4 dias. A eficácia dos tratamentos de nível I com 

respectivo aumento > 50.000 / mm³ é de cerca de 70%. A resposta é quase imediata, com 

IVIGs ou esteroides em altas doses, enquanto geralmente leva mais de dez dias para o 
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esteroide em baixas doses. Deve-se enfatizar que a alta probabilidade de cura em 6 meses 

ocorre mesmo na ausência de tratamento. A terapia visa prevenir hemorragia intracraniana e 

reduzir o risco de anemia secundária a sangramento grave (THAKRE; GHARDE; 

RAGHUWANSHI, 2023). 

Consequentemente, as terapias de primeira linha, como IVIG e anti-Rh, demonstram 

como alvo esses mecanismos dependentes de Fc e FcγR para restaurar as contagens de 

plaquetas. Por conseguinte, o tratamento de crianças com PTI refratária é desafiador e mal 

estabelecido. Em 2010, os agonistas do receptor de trombopoietina (GERNSHEIMER, 2009) 

foram autorizados como tratamento de segunda linha para adultos com PTI crônica no 

Japão. O rituximabe (RTX) como tratamento de segunda linha também foi aprovado para 

pacientes, incluindo crianças com PTI crônica em 2017, considerado como um anticorpo 

monoclonal humanizado contra CD20 em linfócitos B, apresenta três indicações diferentes 

para o uso de RTX no tratamento de PTI, incluindo: adição de tratamento inicial ao 

tratamento padrão, paciente refratário ao tratamento padrão, preventivo em pacientes com 

PTI em remissão com baixa atividade ADAMTS13 (ÖZPOLAT; STOLLA, 2023). 

Complementarmente, segundo Özpolat e Stolla (2023) o medicamento RTX se liga 

ao CD20 e desencadeia a depleção de células B por vários mecanismos, como apoptose, 

citotoxicidade dependente de complemento e citotoxicidade mediada por células dependente 

de anticorpos, isto ocorre através do sangue, baço e medula durante as primeiras semanas 

de administração. A maioria dos ensaios clínicos relacionados realizaram a administração do 

RTX em baixa dose como 100mg ou 100mg/m² semanalmente por 4 semanas, o que 

apresentou redução de eventos adversos e taxa de resposta inicial de 60,5%. 

Enquanto, Felahati et al., (2023) realizaram um estudo com população infantil entre 5 

a 15 anos com PTI crônica e avaliaram as respostas dos pacientes durante 6 meses à 

administração de RTX e de romiplostina, evidenciou-se que em termos de melhora 

plaquetária, deve-se notar que as alterações nas contagens plaquetárias no grupo que se 

administrou romiplostina foram significativamente maiores do que aquelas no grupo 

rituximabe, além disso, a taxa de resposta ao tratamento foi significativamente maior no 

grupo romiplostina do que no grupo rituximabe. Enquanto, a incidência de remissão 

completa em crianças com PTI crônica que receberam IVIG terapia com glicocorticoide ou 

esplenectomias foi de 30 a 52% em cinco anos (GERNSHEIMER, 2009).  

Portanto, assim como se observou previamente, as escolhas de tratamento podem 

ser significativamente influenciadas pelas características do paciente, como a IVIG, e os 

corticosteroides são frequentemente usados ​​no tratamento de PTI em crianças. A maioria 
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das crianças responde bem a esses medicamentos e tem um perfil de segurança 

geralmente favorável. A IVIG exerce efeitos imunomoduladores que podem incluir 

neutralização de anticorpos antiplaquetários, estimulação da expressão do receptor Fcγ IIB 

e inibição da destruição plaquetária mediada pelo receptor Fcγ (SANJEEVI et al., 2024).  

De acordo com Thakre et al., (2023) em tratamento para adultos portadores de PTI, 

recomenda-se a administração inicial de prednisona de 0,5 a 2,0mg/kg/dia ou dexametasona 

em dosagem de 40mg/ dia, enquanto a imunoglobulina anti-RhD (anti-D) pode ser utilizada 

como tratamento alternativo para elevação na contagem plaquetária, sendo ineficaz em 

pacientes que realizaram esplenectomia. Apesar de a IVIg ser mais cara do que 

glicocorticoides, ela é mais bem tolerada e geralmente é considerada uma terapia segura 

devido aos efeitos colaterais mínimos, com indução da recuperação da contagem de 

plaquetas em alguns dias. A IVIg é um produto sanguíneo enriquecido com anticorpos IgG 

que é obtido por meio da coleta e agrupamento de plasma humano de vários milhares de 

doadores, esta apresentação indicação para pacientes com PTI em condições críticas de 

sangramento, como um procedimento de resgate de emergência e até mesmo para 

pacientes refratários aos tratamentos convencionais (ALMIZRAQ; BRANCH, 2021). 

De maneira complementar, Mazzuconni et al., (2024) realizaram um estudo durante 

período de 8 anos com 144 pacientes, com PTI, com administração de prednisona e 

dexametasona, por conseguinte, observaram que a dexametasona permite uma resposta 

efetiva inicial, mas uma resposta menos duradora a longo período, ainda relataram que o 

seu uso seria melhor aplicado quando o paciente necessita de um aumento na contagem de 

plaquetas, sendo os efeitos adversos melhor tolerados também do que durante o ensaio 

clínico com prednisona, concluíram que corticoides são eficazes durante a primeira linha de 

tratamento para adultos com PTI, com dexametasona demonstrando melhor resposta inicial 

enquanto prednisona uma resposta mais efetiva a longo prazo. 

O caplacizumabe é um novo nanocorpo humanizado direcionado ao fator de von 

Willebrand que bloqueia a agregação plaquetária, foi o primeiro medicamento aprovado na 

União Europeia para PTI em 2018, apresentou um efeito rápido em poucas horas, 

prevenindo a formação de trombos. O caplacizumabe precoce demonstrou reduzir o tempo 

de resposta clínica, refratariedade, taxa de mortalidade e taxa de recorrência, e é eficaz 

tanto no episódio inicial quanto na exacerbação ou recaída (VÖLKER et al., 2023). 

Enquanto, Gravillak et al., (2023) realizaram um estudo e relataram que caplacizumabe 

pareceu ser eficaz em atingir a normalização plaquetária em média de 4 dias e remissão 
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clínica. Foi bem tolerado, sem descontinuação devido a eventos adversos com recuperação 

do ADAMTS13 em > 10% foi finalmente alcançada em 9 de 11 pacientes. 

 

MÉTODOS TERAPÊUTICOS PARA PÚRPURA TROMBOCITÁRIA IDIOPÁTICA NA 
POPULAÇÃO PEDIÁTRICA 

Em relação à população pediátrica a contagem de plaquetas apresentada é de 18,1 

× 109/L, enquanto na PTI adulta a contagem é de 25,4 × 109/L. A história familiar de 

trombocitopenia é mais significativa na PTI adulta em comparação à PTI pediátrica. As taxas 

de tratamento são maiores na PTI pediátrica, pois respondem ao tratamento melhor do que 

adultos com PTI (GRACE; LAMBERT, 2022). Não há teste diagnóstico para PTI, portanto, 

quando um paciente pediátrico apresenta trombocitopenia, o médico deve considerar se o 

diagnóstico é mais provável de ser PTI ou distúrbio plaquetário hereditário. Portanto, uma 

abordagem cuidadosa e abrangente para a avaliação diagnóstica é fundamental para o 

tratamento ideal (ROSU et al., 2023). 

Crianças com PTI são muito mais propensas do que adultos a apresentar remissão 

espontânea da doença, com até 70% dos pacientes pediátricos resolvendo em 6 meses, em 

comparação com apenas 45% dos adultos. Dado o menor risco de sangramento grave, 

independentemente da contagem de plaquetas, a probabilidade de remissão espontânea e 

os efeitos colaterais substanciais das terapias de PTI, o tratamento de primeira linha para 

PTI pediátrica geralmente é uma observação cuidadosa (BAHOUSH; POORASGARI; 

NOJOMI, 2020). Enquanto, a transfusão de plaquetas sozinha normalmente não é 

recomendada, exceto em uma emergência, e geralmente não tem sucesso em produzir um 

aumento de contagem de plaquetas a longo prazo, devido ao mecanismo autoimune 

subjacente que destruirá as plaquetas do doador e paciente (DE BARROS TORELLI et al., 

2023). 

Menos de 5% dos pacientes pediátricos apresentam sintomas hemorrágicos graves e 

refratários aos tratamentos convencionais. Ao escolher a abordagem terapêutica, o clínico 

deve equilibrar a eficácia dos tratamentos de longo prazo, especialmente se 

sobrecarregados por efeitos colaterais importantes, com a qualidade de vida do paciente 

jovem e sua família. A esplenectomia representa uma opção de tratamento potencialmente 

bem-sucedida em pacientes com PTI crônica ou refratária, é considerada como segunda 

linha de tratamento para pacientes pediátricos, a esplenectomia é eficaz em 70% a 80% dos 

casos de trombocitopenia imune crônica pediátrica (PINCEZ et al., 2022). Neste sentido, o 

quadro clínico pode demonstrar sinais que incluem a formação espontânea de hematomas 
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denominada como púrpura e petéquias em extremidades quando a contagem está <10.000 

por μl, sangramento das narinas e gengivas e menorragia, qualquer um dos quais pode 

ocorrer se a contagem de plaquetas estiver abaixo de 20.000 por μl, enquanto <5.000 por μl 

pode ocorrer hemorragia subaracnóidea ou intracerebral (ELMACHITY; ALFERJANI; 

MAHMMED, 2021). 

Devido à irreversibilidade do procedimento e à falta de previsões sobre os resultados 

a longo prazo. Na idade pediátrica, o alto risco infeccioso secundário à esplenectomia, 

principalmente na idade pré-escolar, entretanto, limita consideravelmente sua indicação. As 

diretrizes da AIEOP sugerem adiar a esplenectomia após 5 a 6 anos, preferencialmente em 

pessoas crônicas há pelo menos 4 anos, nas quais a terapia médica é ineficaz, viciante ou 

causa toxicidade excessiva. Nas últimas décadas, houve o advento de opções terapêuticas 

de nível II, como rituximabe, agonistas de receptores de trombopoietina e micofenolato, que 

podem ser uma alternativa válida à esplenectomia em pacientes sintomáticos e não 

responsivos à PTI aos tratamentos de nível I (AYAD; GRACE; AL‐SAMKARI, 2022). 

Cabrera-Bernal et al., (2021) observaram que dois ensaios clínicos randomizados 

avaliaram a eficácia e os efeitos colaterais da IVIG em comparação com a imunoglobulina 

anti-D (anti-D Ig) para o tratamento de PTI aguda, referente ao primeiro ensaio os pacientes 

pediátricos avaliados apresentavam contagem de plaquetas abaixo de 20x109/L e 

receberam uma dose intravenosa única de anti-D Ig 75 μg/kg ou IVIG 1 g/kg por dois dias 

consecutivos, entretanto o outro ensaio clínico relatado avaliou a administração de anti-D Ig 

em doses de 50 ug/kg por via intravenosa e doses repetidas de IVIG de 250 mg/kg por 2 

dias consecutivos. Pode ser concluído que não se apresentou distinção quanto ao aumento 

da contagem de plaquetas 72 horas após o início do tratamento ou na resposta 7 dias após 

o início do tratamento, sendo impreciso. Enquanto, Elmachity  (2021) et al., relatam que os 

efeitos adversos podem ser: cefaleias, náuseas, vômitos e febre. 

De acordo com o autor supracitado, os agonistas do receptor de trombopoietina são 

agentes farmacêuticos que estimulam a produção de plaquetas na medula óssea. Dois 

desses produtos estão atualmente disponíveis: romiplostina é uma proteína de fusão 

estimulante da trombopoiese que é administrada por injeção subcutânea, eltrombopag é um 

agente administrado por via oral com um efeito semelhante ao do romiplostina, que também 

aumenta a contagem de plaquetas e diminui o sangramento de forma dependente da dose.  

As principais diretrizes regionais e internacionais recentemente atualizadas apoiam o 

uso de romiplostina para o tratamento de crianças com PTI. As diretrizes da Sociedade 

Americana de Hematologia (ASH) recomendaram o uso de romiplostina como terapia de 
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segunda linha em todos os pacientes que requerem intervenção e que não responderam ao 

tratamento de primeira linha (GRAINGER et al., 2021). Complementarmente, Iran et al., 

(2023) descreveram cinco ensaios clínicos que investigaram romiplostina em crianças com 

PTI em mais do que 6 meses de duração, os estudos demonstraram a eficácia do 

romiplostina em atingir e manter respostas plaquetárias na população geral. Além disso, o 

tratamento de longo prazo com romiplostina foi bem tolerado, com um baixo número de 

eventos adversos graves relacionados ao tratamento relatados. 

Em relação ao eltrombopag Torelli et al., (2023) investigaram os efeitos do 

eltrombopag em adultos e crianças juntos na mesma análise, demonstrando resultados 

significativos na resposta plaquetária global, uso de terapia de resgate e incidência de 

sangramento significativo, apesar de uma menor incidência de sangramento, o eltrombopag 

não demonstrou uma resposta plaquetária melhor, exigindo mais estudos para obter 

resultados mais robustos, no entanto, preveniu mortalidade. 

Remissões persistentes foram relatadas recentemente após a retirada gradual da 

droga em pacientes que alcançaram remissão completa durante o tratamento com 

eltrombopag. De qualquer forma, os dados disponíveis em pediatria são, neste momento, 

muito escassos. Para a romiplostina, três estudos mostraram uma taxa de resposta 

plaquetária comparável à de adultos (88% dos pacientes), com duração mediana de 

resposta (PLTs> 50.000/mmc) de 7 semanas (EVANGELIDIS et al., 2025). Uma avaliação 

em relação à qualidade de vida percebida pelos pais do paciente revelou melhora 

significativa. Sobre o uso de eltrombopag, um estudo randomizado para controlado (Estudo 

PETIT2) de 92 crianças com PTI crônica têm evidência de resposta plaquetária sustentada 

em 40% dos sujeitos tratados, em comparação efeitos colaterais leves (nasofaringite, tosse, 

infecções do trato respiratório superior) e uma porcentagem de reações adversas graves 

comparáveis às do grupo controle (HILL; NEWLAND, 2015). 

Dentre outros métodos farmacológicos, o micofenilato mofetil (MMF) é um 

imunossupressor amplamente utilizado na profilaxia da rejeição pós-transplante de órgãos e 

no contexto de algumas doenças autoimunes, onde tem demonstrado tolerabilidade 

aceitável. Os dados disponíveis sobre seu uso na PTI crônica e resistente vêm de alguns 

estudos retrospectivos realizados principalmente em adultos (BRADBURY et al., 2021). 

Estudos recentes em pequenas séries de pacientes pediátricos com PTI crônica e resistente 

sugerem seu potencial papel como terapia de segunda ou terceira linha em pacientes 

refratários. Poderia, portanto, representar uma opção terapêutica em pacientes responsivos 

a tratamentos mais agressivos, mas dependentes de terapias de manutenção. O MMF 
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provou ser bem tolerado. Os efeitos colaterais mais comuns são dor de cabeça, dor 

abdominal e dermatite, com suspensão da administração em alguns casos (TAYLOR et al., 

2015). 

 

 

CONCLUSÃO 

Há várias terapias novas e eficazes para PTI que foram introduzidas durante a última 

década, e nossa compreensão da carga da doença e seu efeito na qualidade de vida se 

expandiu. Ambas influenciaram significativamente nossa abordagem atual para o tratamento 

da PTI. Por conseguinte, os corticosteroides, antes administrados por muitos meses, agora 

são fortemente recomendados para serem descontinuados por 6 a 8 semanas. A 

esplenectomia, a terapia padrão de segunda linha por décadas, agora é recomendada para 

ser adiada por pelo menos 1 a 2 anos, permitindo que mais pacientes alcancem a remissão 

com terapias médicas antes de considerar uma opção cirúrgica. Infelizmente, ainda não há 

biomarcadores confiáveis ​​que possam ser usados ​​para orientar o tratamento. No entanto, as 

opções terapêuticas atuais têm eficácia variável, perfis de segurança, mecanismos de ação 

e modos de administração.  

Como resultado, uma abordagem individualizada para o tratamento é aconselhada, 

onde o envolvimento, as preferências e os valores do paciente se tornam centrais para a 

escolha da terapia. Portanto, necessita-se de mais estudos e ensaios clínicos com execução 

confiável com boa seleção de pacientes. 
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