
A paraparesia espástica hereditária (PEH), é uma doença

neurodegenerativa rara caracterizada por espasticidade progressiva e

fraqueza nos membros inferiores, associada frequentemente a alterações

urinárias e sensoriais. Esta patologia resulta da degenerescência dos feixes

corticoespinhais, causando impacto significativo na marcha e na

autonomia funcional dos doentes.

A fampridina está aprovada para a melhoria da marcha em doentes com

esclerose múltipla, atuando como bloqueador dos canais de potássio

voltagem-dependentes. O seu mecanismo de ação baseia-se na restauração

da condução nervosa em axónios desmielinizados ou lesados, promovendo

a repolarização neuronal e aumentando a propagação do potencial de ação

(Figura 1). Ao favorecer a transmissão de impulsos no sistema nervoso

central, a fampridina pode contribuir para a melhoria da função motora em

doentes com doenças espásticas, justificando a sua investigação no

tratamento da PEH.

A utilização da fampridina fora das indicações aprovadas, prática

designada por uso off-label, surge como terapêutica adjuvante à medicação

antiespástica no tratamento da PEH.
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INTRODUÇÃO

O Timed 25-Foot Walk (T25FW) e a Multiple Sclerosis Walking Scale - 12

(MSWS-12) são instrumentos para avaliar a mobilidade e o desempenho da

marcha. O T25FW é um teste objetivo que regista o tempo que o doente

demora a percorrer 25 pés (7,6 m), em duas medições consecutivas. A

MSWS-12 consiste num questionário de 12 perguntas que avalia de forma

subjetiva a perceção de marcha do doente. Todos os doentes realizaram o

T25FW e a MSWS-12, antes do início do tratamento com fampridina (D0) e

após 2 semanas (D15).

Os resultados obtidos nos dois testes, T25FW e MSWS-12, usados para

avaliar o efeito após duas semanas de tratamento revelaram melhoria na

marcha dos 3 doentes. O Teste T25FW permitiu verificar melhorias nos 3

doentes, no entanto o teste MSWS-12 demonstrou variação na perceção da

limitação da marcha pelos doentes. O número reduzido de participantes e a

falta de grupo controlo compromete a generalização das conclusões, assim

como inviabiliza análises comparativas. Este estudo descritivo casuístico

sustenta o uso de fampridina na PEH, contudo requer estudos adicionais

com inclusão de mais participantes e acompanhamento a longo prazo.

O farmacêutico hospitalar pode desempenhar um papel crucial na

monitorização do uso off-label de medicamentos, assim como no

acompanhamento farmacoterapêutico destes doentes.
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A utilização off-label da fampridina requer uma avaliação prévia pela

Comissão de Farmácia e Terapêutica (CFT). A aprovação pela CFT é

realizada caso a caso, tendo em conta a evidência científica, o consenso

clínico e o contexto específico da doença e do doente.

A monitorização do doente avalia o risco-benefício, cumprindo três

requisitos essenciais: qualidade, segurança e eficácia do medicamento.

O fluxograma abaixo descreve os principais endpoints do processo.

A série de casos inclui três doentes descritos na Tabela 1 com indicação de

diagnóstico, medicação antiespástica e tratamentos complementares. No

Doente 1 foi ponderado o uso de bomba de perfusão intratecal de baclofeno,

mas recusado pelo próprio. O Doente 2 realizou tratamento com bomba de

baclofeno, tendo sido suspenso devido a meningite.

Figura 1 - Mecanismo de ação da Fampridina. Reproduzido de Dietrich M, 
Hartung HP, Albrecht P. Neuroprotective Properties of 4-Aminopyridine. Neurol
Neuroimmunol NeuroInflammation. 2021;8(3):1–7.

Tabela 1 - Resumo dos dados clínicos dos doentes 

Tabela 2 - Resultados dos testes T25FW e MSWS-12 em D0 e D15 


