

[image: ]
AVANÇOS NA TERAPIA GÊNICA PARA DOENÇAS NEUROLÓGICAS: O FUTURO DA MEDICINA                      
                                                                                               Filipe Viegas Assunção1
 Medicina, filipeviegas1409@gmail.com    
Francisco de Assis Matos Freire2
Medicina, fmatosfreire@gmail.com    
Chiara Serra Gedeon3
Medicina, chiaraserragedeon@gmail.com   
Aline da Rocha Borges4
Medicina, aline.borgges@hotmail.com     
Marília Sófia Loore Carvalho Paz5
Medicina, Mariliasofia1213@gmail.com   
Antonio Walber Lima Siqueira Junior6
Medicina, antoniowalber.junior@yahoo.com.br   
José Tarcísio Bonfim Ferreira7
Medicina, jose024635@ceuma.com.br   
João Victor Martins Teixeira8
Medicina, joaovmteixeira@gmail.com  
Anypher Gabrielly Franco Rosa9
Medicina, anypherfr@gmail.com    
George Siqueira de Araújo Reis10
Medicina, georgesiqueira100@gmail.com   
Maria Eduarda Alves Gomes11
Medicina, mariaeduardaagomes@hotmail.com   
Guilherme Aguiar Carvalho12
Medicina, gui.a.c@hotmail.com     
Rebeca Muálem de Moraes Santos13
Medicina, rebecamualem@hotmail.com     
Matheus Teles Reis Ponte14
Medicina, matheus-teles@hotmail.com   
Matheus Costa Rosales15
Medicina, matheuscrosales13@gmail.com   
[bookmark: _GoBack]RESUMO: Introdução: As doenças neurológicas representam um grande desafio para a medicina moderna, afetando milhões de pessoas ao redor do mundo. Entre as condições mais comuns estão doenças neurodegenerativas como Alzheimer, Parkinson e esclerose lateral amiotrófica (ELA), bem como distúrbios genéticos raros, como ataxias e distonias. Embora os tratamentos convencionais possam aliviar sintomas, muitos desses transtornos não têm cura. Nos últimos anos, a terapia gênica emergiu como uma abordagem inovadora para o tratamento de doenças neurológicas, oferecendo a promessa de tratar a causa subjacente das condições. A terapia gênica envolve a modificação do material genético das células para corrigir ou substituir genes defeituosos, restaurando as funções celulares normais. Este campo, que já tem mostrado resultados promissores, representa um dos maiores avanços na medicina atual. Objetivos: Revisar os avanços mais recentes na terapia gênica para doenças neurológicas. Metodologia: Trata-se de uma revisão integrativa de artigos científicos, a partir de bases de dados eletrônicas, como PubMed, e Scielo, utilizando os descritores "Terapia gênica”, “Doenças neurológicas”, “Edição genética”. Foram incluídos estudos publicados nos últimos 10 anos que abordavam o tema, estudos experimentais, revisões sistemáticas e meta-análises. Foram excluídos estudos publicados há mais de 10 anos, estudos que não abordavam o tema da pesquisa, estudos duplicados, de revisão não sistemática e com amostras não humanas. Os dados foram extraídos e analisados de forma qualitativa. Resultados: Os resultados indicaram um progresso significativo nas pesquisas de terapia gênica para doenças neurológicas, particularmente no tratamento de doenças raras com causas genéticas bem definidas. Um exemplo notável foi o uso de terapia gênica para tratar a atrofia muscular espinhal (AME), uma condição neurodegenerativa rara que afeta crianças. O medicamento Onasemnogene Abeparvovec, aprovado pela FDA, foi a primeira terapia gênica a demonstrar sucesso no tratamento de pacientes com AME, mostrando a capacidade de interromper a progressão da doença ao restaurar a produção da proteína SMN1. Além disso, as estratégias de edição genética, como a técnica CRISPR-Cas9, têm ganhado destaque. Essa abordagem permite a modificação precisa de sequências genéticas, oferecendo uma oportunidade para corrigir mutações causadoras de doenças neurológicas. Embora os resultados iniciais sejam promissores, o uso de CRISPR ainda está em fases experimentais e enfrenta desafios em termos de entrega eficiente e precisão da modificação genética, especialmente no sistema nervoso central. No entanto, a terapia gênica para doenças neurodegenerativas comuns, como Alzheimer e Parkinson, enfrenta obstáculos consideráveis. Embora haja um grande potencial, a complexidade dessas doenças e as dificuldades associadas à entrega eficaz de terapias ao cérebro dificultam o avanço clínico. A principal barreira permanece na capacidade de atingir células neuronais de maneira segura e eficiente, sem causar efeitos adversos. Além disso, a resposta imune do paciente à introdução de material genético estranho pode representar um risco significativo. Conclusão: A terapia gênica representa um avanço inovador na medicina, oferecendo uma perspectiva promissora para o tratamento de doenças neurológicas, especialmente aquelas com bases genéticas bem estabelecidas. Embora os resultados iniciais sejam animadores, ainda há desafios substanciais, como a entrega eficiente dos genes modificados ao sistema nervoso central e os riscos associados a respostas imunes e efeitos colaterais. No entanto, com o desenvolvimento contínuo de novas tecnologias de entrega e a melhoria das técnicas de edição genética, espera-se que, no futuro, a terapia gênica se torne uma ferramenta de tratamento amplamente aplicável, mudando radicalmente o cenário das doenças neurológicas. O futuro da medicina, portanto, parece ser promissor, com a terapia gênica abrindo novas possibilidades para pacientes que, até pouco tempo atrás, não tinham esperança de cura. 	
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