UNICAMP 22 FASE

TOFICINN 02/12

DO ESTUDANTE

QUESTAO 14

14. A hemofilia &€ uma doenca hereditaria recessiva, ligada ac cromossomo sexual X. Essa doenca & resultante da deficiéncia
nos fatores de coagulacac sanguinea. A infusdo intravenosa de fator de coagulacdo exdgenc & o padrao atual de tratamento
paliativo para pacientes com hemofilia. Infusdes frequentes, de até trés vezes por semana, sao necessarias para atingir niveis que
mantenham a resposta fisiologica normal do corpo para a integridade vascular e a fluidez do sangue.

a) Em junho de 2023, a Food and Drug Administration (FDA) dos EUA aprovou o Roctavian, uma terapia génica baseada em
vetor viral para uso em adultos com hemofilia grave. Explique o principio da terapia génica para o tratamento da hemaofilia.
Por que esse método pode ser considerado curativo para a hemaofilia?

(Adaptado de hitps:fwe fda_gow/news-events/press-announcements/fda-approses-first-gane-therapy-adults-severe-hemophilia. Acessado em 206/2024.)

b) Considere que a filha do casal X¥x" e XY engravidou de um homem X"Y. Qual é a probabilidade de ela ser mae de uma
crianca hemofilica? Justifique sua resposta.

RESOLUCAO

a. A terapia génica consiste no processo de introducdo de um gene saudavel em um organismo com algum tipo
de alteragcd@o genética. No caso da hemdfilia, os genes de interesse podem proporcionar a producao dos fatores de
coagulacéo (Fator VIII), reduzindo os riscos de sangramentos e aumentando assim a capacidade de coagulacédo dos
individuos afetados.

b. A filha do casal apresentado tera o gendtipo XHXh, que ao cruzar com um homem XhY, tera 50% de chance
de ter uma crianga com hemofilia (XhY ou XhXh).
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