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Conflitos de interesse

 Em respeito à transparência e às normas éticas, declaro que atuo de forma independente 

como investigador principal em ensaios clínicos internacionais e como palestrante em 

eventos de atualização científica apoiados por diferentes companhias farmacêuticas. 

Ressalto que nenhuma dessas relações interfere na autonomia, no rigor científico ou no 

caráter estritamente institucional desta apresentação.



O que são Ataxias?

 Doenças que causam Incoordenação de Movimentos

 Afetam o Equilíbrio, a capacidade de andar, e a fala

 Causadas por comprometimento da função do Cerebelo
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O que causa Ataxia?





Ataxia de Friedreich é a Ataxia Hereditária mais comum

Referências: 1. NINDS. Friedreich Ataxia. https://www.ninds.nih.gov/health-information/disorders/friedreich-ataxia#:~:text=Although%20rare%2C%20Friedreich%20ataxia%20is,one%20in%20every%2050%2C000%20people. (Acessado em novembro de 2023). 2. Jayadev S, Bird TD. 
Genet Med. 2013;15(9):673-683.  3. World Population Review. United States population 2019. http://worldpopulationreview.com/countries/united-states-population/. Acessado em novembro de 2023. 4. National Organization for Rare Disorders (NORD). Affected populations. 
https://rarediseases.org/rare-diseases/friedreichs-ataxia/. Acessado em novembro de 2023. 5. Bidichandani SI et al. In: Adam MP et al, eds. GeneReviews® [Internet]. Seattle (WA): University of Washington, Seattle; 1993-2019. https://www.ncbi.nlm.nih.gov/books/NBK1281/. 
Acessado em novembro de 2023.

• Existem cerca de 150.000 casos de ataxia nos EUA1

- EUA: de 1-2:50.000 

- Ataxia mais comum entre a população 
europeia, no Oriente Médio, Sul da Ásia 
(subcontinente indiano) e Norte da África4

• Brasil: Não há dado epidemiológico nacional; no Estado de 
São Paulo => 0,36:100.000 com tempo de diagnóstico ~ 7 
anos.7

Em novembro de 2023, cerca de 

6800 pessoas potencialmente 

tinham AF



Também é a Ataxia mais comum no Nordeste

Referências: Camelo-Filho, A.E., da Rosa, R.F., Lima, P.L.G.S.B. et al. Autosomal Recessive Ataxias in Northeast Brazil: A Regional Multicenter Case Series. Cerebellum 24, 59 (2025). https://doi.org/10.1007/s12311-025-01814-1













Melhora de Função Motora - MOXIe

Lynch DR, et al. Mov Disord. 2023;38(2):313-320.

• Diferença de −2,17 ± 1,09 pontos na 
escala funcional mFARS

• Não-inferioridade confirmada: 

▪ Após 72 semanas de extensão aberta 
−2,91 ± 1,44 pontos









https://www-curefa-
org.translate.goog/research/research-
pipeline?_x_tr_sl=en&_x_tr_tl=pt&_x_tr_hl
=pt-BR&_x_tr_pto=sc

Pipeline de Tratamento
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