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RESUMO

A purpura trombocitopénica idiopatica (PTI) é caracterizada por uma baixa contagem de
plaquetas, embora o desenvolvimento de autoanticorpos contra glicoproteinas plaquetarias
permaneca central na fisiopatologia da PTI, varias anormalidades envolvendo os
mecanismos celulares de modulagao imunoldgica podem ser descritas neste artigo, pode
ser desencadeada por um gatilho viral ou ambiental ou pode ser secundaria a uma
deficiéncia imunolégica subjacente. O objetivo deste artigo é realizar uma revisdo de
literatura sobre a PTI, fisiopatologia e acometimentos, métodos terapéuticos e eficacia. As
bases de dados cientificas 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: “Purpura Trombocitaria Idiopatica”,

“Parpura Trombocitaria Idiopatica e IVIG”, “anti-D Ig”, “Esplenectomia e PTI”. Neste contexto,
a PTI é caracterizada por trombocitopenia isolada, dentre as opc¢des de tratamento pode-se
incluir: gama-imunoglobulinas intravenosas em altas doses ou IVIG, imunoglobulina anti-D
(anti-D 1g), esplenectomia, micofenilato mofetil dentre outros. Pode-se concluir que ainda
sao necessarios mais estudos correlacionados a PTI, e ensaios clinicos com selecdo maior
de pacientes na sua execucdo, pois os farmacos associados ainda apresentam muitos

efeitos adversos, o que pode dificultar na ades&o ao tratamento.

Palavras-chave: Purpura Trombocitopénica Idiopatica; IVIG; Esplenectomia Pediatrica.

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: “ldiopathic
Thrombocyte Purpura”, “ldiopathic 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.

INTRODUGAO

A purpura trombocitaria idiopatica (PTI) em criangas é uma doenga sanguinea
autoimune aguda, que varia através de sua incidéncia entre 1.6 a 6 a cada 100.000
criangas. Sabe-se que aproximadamente 2/3 dos casos de PTI em adultos evoluem para PTI
cronica, mas 20% a 25% dos casos de PTI pediatrica persistem para PTI crénica. Enquanto,
aproximadamente 30 a 35% das mulheres gravidas com PTI requerem intervencao durante
a gravidez (ZHU et al., 2022). Neste contexto, a PTIl é caracterizada por uma reducao
importante no numero de plaquetas, pode-se compreender como o0s sinais clinicos
caracteristicos como: petéquias, equimoses, hematomas, epistaxe, hematuria, no entanto,
em casos graves, pode ocorrer hemorragia intracraniana, hemorragia gastrointestinal e
hemorragia genitourinaria (ROSU et al., 2023). De acordo com Bahoush et al., (2020) ha
uma forte associacao entre PTI como um disturbio autoimune e dermatite atépica como um
disturbio imunolégico, com incidéncia 2.4% maior nessa populagdo, complementarmente,
também demonstraram alta prevaléncia na presenga de anticorpos antitireoidianos como
antiTPO e anti-TG em pacientes pediatricos com PTI crénica. Além de que cerca de 70% a
80% dos individuos tém autoanticorpos contra GPIllbllla, 20% a 40% dos individuos tém
autoanticorpos contra o complexo GPIb e alguns individuos tém autoanticorpos contra
ambos tipos de glicoproteinas (GPs) (KREMER HOVINGA STREBEL et al., 2022).
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Em relacdo a diminuicido da produgao pode-se observar correlagdes com a Anemia
de Fanconi, disqueratose congénita, Sindrome de Wischott Aldrich e disturbios plaquetarios
familiares, sendo que causas adquiridas podem incluir disturbios linfoproliferativos, disturbios
mieloproliferativos, aplasia medular e algumas neoplasias (SAFAPOUR; ALGHASI;
ABOLNEZHADIAN, 2021).

Neste sentido, compreende-se que a PTI resulta de uma deficiéncia grave da
protease clivadora especifica do fator de von Willebrand, ADAMTS13, a qual é uma
desintegrina. A deficiéncia de ADAMTS13 €& mais comumente adquirida devido a
autoanticorpos anti-ADAMTS13, sendo também herdada através de mutagcbes no gene
ADAMTS13 (SUKUMAR; LAMMLE; CATALAND, 2021). Por conseguinte, observa-se que a
reducao significativa das plaquetas como discutido previamente ocorre devido a produgao
prejudicada ou destruicdo periférica, enquanto na maioria das vezes devido a presencga de
anticorpos  antiglicoproteina de membrana plaquetaria (THAKRE; GHARDE;
RAGHUWANSHI, 2023).

Complementarmente, pode-se considerar a patologia como uma trombocitopenia
destrutiva de base imunoldgica, secundaria a producéo de autoanticorpos dirigidos contra as
proteinas da membrana plaquetaria, que pode ocasionar consequente destruicdo periférica
ao nivel do sistema reticuloendotelial e contra megacariocitos (OKHOTA et al., 2020). A PTI
pode ocasionar anemia hemolitica microangiopatica, trombocitopenia grave e leséo
isquémica de orgao terminal devido a trombos ricos em plaquetas microvasculares. Em
adultos, a condicdo é mais frequentemente imunomediada, enquanto a PTI congénita é
frequentemente detectada na infancia ou durante a gravidez (BAHOUSH; POORASGARI;
NOJOMI, 2020).

O objetivo deste trabalho é realizar uma revisdo de literatura sobre a purpura
trombocitaria idiopatica, analisar complementarmente a eficacia e inovagcbes no seu

tratamento, ensaios clinicos e complicagdes diversas.

METODOLOGIA

O presente artigo original constitui uma revisdo bibliografica, com diversos artigos
originais, estes foram observados em bases de dados cientificos como LILACS, Scientific
Electronic Library Online (Scielo), National Library of Medicine (NIH), Medline. Os descritores

utilizados nessa pesquisa foram: “Purpura Trombocitaria Idiopatica”, “Purpura Trombocitaria
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Idiopatica e IVIG”, “anti-D 1g”, “Esplenectomia e PTI”. O levantamento dos dados foi
realizado entre 2021 a 2025, nos ultimos 4 anos. Os critérios de inclusao foram revisao de
literatura, estudos randomizados e duplo-cego, revisbes sistematicas, métodos de
tratamento e protocolos, resumos publicados em congressos, artigos gratuitos, utilizaram-se

artigos em lingua portuguesa e inglesa.

Enquanto os critérios de exclusdo para esse artigo foram a exclusdo de artigos
duplicados, artigos incompletos e ensaios clinicos indecisivos, trabalhos pagos e artigos que
nao estavam em inglés e portugués. Foram encontrados 73 artigos originais, dos quais 31

artigos foram utilizados para o desenvolvimento deste artigo.

DISCUSSAO E RESULTADOS

PATOLOGIA DA PURPURA TROMBOCITARIA IDIOPATICA E INOVAGOES DE
TECNICAS TERAPEUTICAS

A PTI é uma condigdo caracterizada pela formagao de coagulos sanguineos em
pequenos vasos sanguineos, consequentemente pode ser causada por anticorpos que tém
como alvo a desintegrina A e a metaloprotease com repeti¢cdes de trombospondina tipo 1,
membro 13 ou ADAMTS13, que esta relacionada ao fator de von Willebrand (DOYLE et al.,
2023). Strebel et al.,(2022) relatam que nos estudos realizados HERCULES e pos-
HERCULES, através da administracao de caplacizumabe, mesmo a presenca de niveis mais
baixos de ADAMTS13 no final do tratamento foram associados a um risco maior de
recorréncia nos estudos. Algumas terapias s&o necessarias para tratar sangramento,
melhorar a contagem de plaquetas, causar cessagdo do sangramento. Mesmo apds o
tratamento, observa-se que a fadiga da paciente com PTI muitas vezes ndo demonstrou

melhora.

Complementarmente, ao exposto previamente, a fisiopatologia da PTI ainda nao é
bem compreendida, segundo Upretti et al., (2019) relatam o envolvimento da formacao de
autoanticorpos, os quais afetam glicoproteinas de superficie plaquetaria, e o envolvimento
de células T citotoxicas e a afeccao de plaquetas ou megacaridcitos. Acredita-se que a
destruicdo das plaquetas apds a ligacado do autoanticorpo ocorre no bago devido a ligagao
da por¢do Fc das imunoglobulinas na superficie das plaquetas aos receptores especificos
nos macrofagos teciduais do sistema reticuloendotelial esplénico (ITO et al., 2021). Por

conseguinte, o tratamento de criangas com PTI refrataria € desafiador e mal estabelecido.
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De acordo ao autor supracitado, a ADAMTS13 é uma enzima criticamente
importante, sintetizada em células estreladas hepaticas, embora uma deficiéncia grave de
ADAMTS13 seja necessaria para o desenvolvimento de PTI, a deficiéncia enzimatica por si
s6 pode nao ser suficiente para induzir a sindrome clinica, pois a ativagdo do sistema do
complemento também foi sugerida como tendo um papel na PTl aguda e aumento de
mortalidade. A PTI congénita comum na populagao infantil, também pode ser denominada
como Sindrome de Upshaw-Schulman, condicdo autossbmica recessiva causada por
mutacdes bialélicas no gene ADAMTS13, enquanto sangramentos acontecem em cerca
30% a 56% dos pacientes com PTI congénita, e sangramento que requer tratamento
imediato € 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 inibitérios e nao inibitérios.
Os anticorpos inibitérios neutralizam a atividade proteolitica do ADAMTS13 e os anticorpos
nao inibitérios se ligam a protease, acelerando sua depuracédo do plasma. Anteriormente,
era amplamente sustentado que os anticorpos inibitérios eram a principal causa da
deficiéncia de ADAMTS13, no entanto, segundo estudos recentes constatou-se que a
deplegcao de antigeno também contribui significativamente para a deficiéncia (SUKUMAR,;
LAMMLE; CATALAND, 2021).

Portanto, compreende-se que a decisdo em relagdo ao tratamento de um paciente
deve ser baseada na gravidade das manifestacdes clinicas e ndo na contagem de
plaguetas. Na auséncia de diatese hemorragica significativa, diretrizes internacionais
sugerem que nenhum tratamento seja realizado, independentemente dos valores
plaquetarios. As recomendagbes da Associagao lItaliana de Hematologia e Oncologia
Pediatrica (AIEOP) indicam que os pacientes com diatese hemorragica 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, inducao de remissao, e melhorar a qualidade de vida

desses pacientes.

Neste contexto, compreende-se que as drogas de nivel | no tratamento da PTl em
criangas sao 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 eficacia dos tratamentos de nivel | com
respectivo aumento > 50.000 / mm? 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 auséncia de tratamento. A terapia visa prevenir hemorragia intracraniana e
reduzir o risco de anemia secundaria 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 FcyR para restaurar as contagens de
plaquetas. Por conseguinte, o tratamento de criangcas com PTI refrataria 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 crénica no
Japao. O rituximabe (RTX) como tratamento de segunda linha também foi aprovado para
pacientes, incluindo criangas com PTI crénica em 2017, considerado como um anticorpo
monoclonal humanizado contra CD20 em linfécitos B, apresenta trés indicagdes diferentes
para o uso de RTX no tratamento de PTI, incluindo: adicdo de tratamento inicial ao
tratamento padrao, paciente refratario ao tratamento padrao, preventivo em pacientes com
PTI em remiss&o com baixa atividade ADAMTS13 (OZPOLAT; STOLLA, 2023).

Complementarmente, segundo Ozpolat e Stolla (2023) o medicamento RTX se liga
ao CD20 e desencadeia a deplecao de células B por varios mecanismos, como apoptose,
citotoxicidade dependente de complemento e citotoxicidade mediada por células dependente
de anticorpos, isto ocorre através do sangue, baco e medula durante as primeiras semanas
de administragdo. A maioria dos ensaios clinicos relacionados realizaram a administragao do
RTX em baixa dose como 100mg ou 100mg/m? semanalmente por 4 semanas, 0 que

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

Enquanto, Felahati et al., (2023) realizaram um estudo com populagao infantil entre 5
a 15 anos com PTI crénica e avaliaram as respostas dos pacientes durante 6 meses a
administracdo de RTX e de romiplostina, evidenciou-se que em termos de melhora
plaquetaria, deve-se notar que as alteracdes nas contagens plaquetarias 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 incidéncia de remissao
completa em criangas com PTI crénica 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 caracteristicas do paciente, como a IVIG, e os

corticosteroides sdo frequentemente usados no tratamento de PTI em criangas. A maioria
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das criangas responde bem a esses medicamentos e tem um perfil de seguranca
geralmente favoravel. A IVIG exerce efeitos imunomoduladores que podem incluir
neutralizagao de anticorpos antiplaquetarios, estimulagcao da expressao do receptor Fcy 1IB

e inibicdo da destruicao plaquetaria mediada pelo receptor Fcy (SANJEEVI et al., 2024).

De acordo com Thakre et al., (2023) em tratamento para adultos portadores de PTI,
recomenda-se a administracao 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 elevagdo na contagem plaquetaria, sendo ineficaz em
pacientes que realizaram esplenectomia. Apesar de a IVlg ser mais cara do que
glicocorticoides, ela € mais bem tolerada e geralmente é considerada uma terapia segura
devido aos efeitos colaterais minimos, com indugcdo da recuperacdo da contagem de
plaguetas em alguns dias. A IVIg € um produto sanguineo enriquecido com anticorpos IgG
que € obtido por meio da coleta e agrupamento de plasma humano de varios milhares de
doadores, esta apresentagao indicagdo para pacientes com PTl em condicdes criticas de
sangramento, como um procedimento de resgate de emergéncia e até mesmo para

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

De maneira complementar, Mazzuconni et al., (2024) realizaram um estudo durante
periodo de 8 anos com 144 pacientes, com PTI, com administracdo de prednisona e
dexametasona, por conseguinte, observaram que a dexametasona permite uma resposta
efetiva inicial, mas uma resposta menos duradora a longo periodo, 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
clinico com prednisona, concluiram que corticoides sao 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 agregacao plaquetaria, foi o primeiro medicamento aprovado na
Unido Europeia para PTI em 2018, apresentou um efeito rapido em poucas horas,
prevenindo a formacgao de trombos. O caplacizumabe precoce demonstrou reduzir o tempo
de resposta clinica, refratariedade, taxa de mortalidade e taxa de recorréncia, e é eficaz
tanto no episodio inicial quanto na exacerbagdo ou recaida (VOLKER et al., 2023).
Enquanto, Gravillak et al., (2023) realizaram um estudo e relataram que caplacizumabe

pareceu ser eficaz em atingir a normalizacédo plaquetaria em média de 4 dias e remissao
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clinica. Foi bem tolerado, sem descontinuacdo devido a eventos adversos com recuperagao

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

METODOS TERAPEUTICOS PARA PURPURA TROMBOCITARIA IDIOPATICA NA
POPULAGAO PEDIATRICA

Em relacdo a populagdo pediatrica a contagem de plaquetas apresentada é de 18,1
x 109/L, enquanto na PTIl adulta a contagem & de 25,4 x 109/L. A histéria familiar de
trombocitopenia é mais significativa na PT| adulta em comparagéo a PTI pediatrica. As taxas
de tratamento sdo maiores na PTI pediatrica, pois respondem ao tratamento melhor do que
adultos com PTl (GRACE; LAMBERT, 2022). Nao ha teste diagndstico para PTI, portanto,
quando um paciente pediatrico apresenta trombocitopenia, o médico deve considerar se o
diagnéstico € mais provavel de ser PTI ou disturbio plaquetario hereditario. Portanto, uma
abordagem cuidadosa e abrangente para a avaliagdo diagnédstica € fundamental para o
tratamento ideal (ROSU et al., 2023).

Criancas com PTI sdo muito mais propensas do que adultos a apresentar remissao
espontanea da doenca, com até 70% dos pacientes pediatricos resolvendo em 6 meses, em
comparagao com apenas 45% dos adultos. Dado o menor risco de sangramento grave,
independentemente da contagem de plaquetas, a probabilidade de remissdo espontanea e
os efeitos colaterais substanciais das terapias de PTI, o tratamento de primeira linha para
PTI pediatrica geralmente € uma observagdo cuidadosa (BAHOUSH; POORASGARI;
NOJOMI, 2020). Enquanto, a transfusdo de plaquetas sozinha normalmente ndo é
recomendada, exceto em uma emergéncia, e geralmente ndo tem sucesso em produzir um
aumento de contagem de plaquetas a longo prazo, devido ao mecanismo autoimune
subjacente que destruira as plaquetas do doador e paciente (DE BARROS TORELLI et al.,
2023).

Menos de 5% dos pacientes pediatricos apresentam sintomas hemorragicos graves e
refratarios aos tratamentos convencionais. Ao escolher a abordagem terapéutica, o clinico
deve equilibrar a eficacia dos tratamentos de longo prazo, especialmente se
sobrecarregados por efeitos colaterais importantes, com a qualidade de vida do paciente
jovem e sua familia. A esplenectomia representa uma opg¢ao de tratamento potencialmente
bem-sucedida em pacientes com PTI crénica ou refrataria, € considerada como segunda
linha de tratamento para pacientes pediatricos, a esplenectomia é eficaz em 70% a 80% dos
casos de trombocitopenia imune cronica pediatrica (PINCEZ et al., 2022). Neste sentido, o

quadro clinico pode demonstrar sinais que incluem a formacéo espontanea de hematomas
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denominada como purpura e petéquias em extremidades quando a contagem esta <10.000
por ul, sangramento das narinas e gengivas e menorragia, qualquer um dos quais pode
ocorrer se a contagem de plaquetas estiver abaixo de 20.000 por ul, enquanto <5.000 por pl
pode ocorrer hemorragia subaracnéidea ou intracerebral (ELMACHITY; ALFERJANI;
MAHMMED, 2021).

Devido a irreversibilidade do procedimento e a falta de previsdes sobre os resultados
a longo prazo. Na idade pediatrica, o alto risco infeccioso secundario a esplenectomia,
principalmente na idade pré-escolar, entretanto, limita consideravelmente sua indicagéo. As
diretrizes da AIEOP sugerem adiar a esplenectomia apds 5 a 6 anos, preferencialmente em
pessoas crbnicas ha pelo menos 4 anos, nas quais a terapia médica é ineficaz, viciante ou
causa toxicidade excessiva. Nas ultimas décadas, houve o advento de opgdes terapéuticas
de nivel I, como rituximabe, agonistas de receptores de trombopoietina e micofenolato, que
podem ser uma alternativa valida a esplenectomia em pacientes sintomaticos e nao
responsivos a PTI aos tratamentos de nivel | (AYAD; GRACE; AL-SAMKARI, 2022).

Cabrera-Bernal et al., (2021) observaram que dois ensaios clinicos randomizados
avaliaram a eficacia e os efeitos colaterais da IVIG em comparagdo com a imunoglobulina
anti-D (anti-D Ig) para o tratamento de PTI aguda, referente ao primeiro ensaio os pacientes
pediatricos avaliados apresentavam contagem de plaquetas abaixo de 20x109/L e
receberam uma dose intravenosa unica de anti-D Ig 75 ug/kg ou IVIG 1 g/kg por dois dias
consecutivos, entretanto o outro ensaio clinico relatado avaliou a administracdo 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 concluido que n&o se apresentou distingdo quanto ao aumento
da contagem de plaquetas 72 horas apés o inicio do tratamento ou na resposta 7 dias apos
0 inicio do tratamento, sendo impreciso. Enquanto, Elmachity (2021) et al., relatam que os

efeitos adversos podem ser: cefaleias, nauseas, vomitos e febre.

De acordo com o autor supracitado, os agonistas do receptor de trombopoietina sdo
agentes farmacéuticos que estimulam a producdo de plaquetas na medula 6ssea. Dois
desses produtos estdo atualmente disponiveis: romiplostina € uma proteina de fusao
estimulante da trombopoiese que é administrada por injecdo subcuténea, eltrombopag € 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 criangas 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 intervencao e que nao responderam ao
tratamento de primeira linha (GRAINGER et al., 2021). Complementarmente, Iran et al.,
(2023) descreveram cinco ensaios clinicos que investigaram romiplostina em criangas com
PTI em mais do que 6 meses de duragdo, os estudos demonstraram a eficacia do
romiplostina em atingir e manter respostas plaquetarias na populacéo geral. Além disso, o
tratamento de longo prazo com romiplostina foi bem tolerado, com um baixo nimero de

eventos adversos graves relacionados ao tratamento relatados.

Em relacdo ao eltrombopag Torelli et al., (2023) investigaram os efeitos do
eltrombopag em adultos e criangas juntos na mesma analise, demonstrando resultados
significativos na resposta plaquetaria global, uso de terapia de resgate e incidéncia de
sangramento significativo, apesar de uma menor incidéncia de sangramento, o eltrombopag
ndo demonstrou uma resposta plaquetaria melhor, exigindo mais estudos para obter

resultados mais robustos, no entanto, preveniu mortalidade.

Remissbes persistentes foram relatadas recentemente apds a retirada gradual da
droga em pacientes que alcangaram remissdo completa durante o tratamento com
eltrombopag. De qualquer forma, os dados disponiveis em pediatria sdo, neste momento,
muito escassos. Para a romiplostina, trés estudos mostraram uma taxa de resposta
plaquetéria comparavel a de adultos (88% dos pacientes), com duragdo mediana de
resposta (PLTs> 50.000/mmc) de 7 semanas (EVANGELIDIS et al., 2025). Uma avaliacao
em relacdo a 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 criangas com PTI crénica tém evidéncia de resposta plaquetaria sustentada
em 40% dos sujeitos tratados, em comparacgao efeitos colaterais leves (nasofaringite, tosse,
infeccdes do trato respiratério superior) e uma porcentagem de reagdes adversas graves
comparaveis as do grupo controle (HILL; NEWLAND, 2015).

Dentre outros métodos farmacolégicos, o micofenilato mofetii (MMF) é um
imunossupressor amplamente utilizado na profilaxia da rejeicdo pés-transplante de érgaos e
no contexto de algumas doencas autoimunes, onde tem demonstrado tolerabilidade
aceitavel. Os dados disponiveis sobre seu uso na PTI cronica e resistente vém de alguns
estudos retrospectivos realizados principalmente em adultos (BRADBURY et al.,, 2021).
Estudos recentes em pequenas séries de pacientes pediatricos com PTI crbnica e resistente
sugerem seu potencial papel como terapia de segunda ou terceira linha em pacientes
refratarios. Poderia, portanto, representar uma opgao terapéutica em pacientes responsivos

a tratamentos mais agressivos, mas dependentes de terapias de manutencdo. O MMF
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provou ser bem tolerado. Os efeitos colaterais mais comuns sido dor de cabeca, dor
abdominal e dermatite, com suspensao da administragdo em alguns casos (TAYLOR et al.,
2015).

CONCLUSAO

Ha varias terapias novas e eficazes para PT| que foram introduzidas durante a ultima
década, e nossa compreensdo da carga da doencga 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
sdo fortemente recomendados para serem descontinuados por 6 a 8 semanas. A
esplenectomia, a terapia padrdo de segunda linha por décadas, agora é recomendada para
ser adiada por pelo menos 1 a 2 anos, permitindo que mais pacientes alcancem a remisséo
com terapias médicas antes de considerar uma opg¢ao cirurgica. Infelizmente, ainda ndo ha
biomarcadores confiaveis que possam ser usados para orientar o tratamento. No entanto, as
opgoes terapéuticas atuais tém eficacia variavel, perfis de seguranga, mecanismos de agéo

e modos de administragao.

Como resultado, uma abordagem individualizada para o tratamento é aconselhada,
onde o envolvimento, as preferéncias e os valores do paciente se tornam centrais para a
escolha da terapia. Portanto, necessita-se de mais estudos e ensaios clinicos com execugao

confiavel com boa selecdo de pacientes.
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