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A Distrofia Muscular de Duchenne (DMD) é uma doenca relacionada a
fragueza muscular progressiva, que leva o0s pacientes a perderem a
capacidade de marcha a partir dos oito anos de idade. A DMD € uma doenca
incapacitante e fatal e que ainda ndo apresenta perspectivas reais de cura,
mantendo uma perspectiva de vida por volta da segunda e terceira década de
vida. A patologia é caracterizada por mutacdes no gene codificante para a
distrofina, localizado no cromossomo X (Xp21), composto por 79 éxons e com
uma extensao de 2,3 Mb. Dessas mutacdes, 72% séo delecbes extensas, que
mudam o quadro de leitura do gene (frameshift) gerando proteinas gravemente
truncadas, que sdo rapidamente destruidas pelas células. Os tratamentos da
DMD tém como estratégia a diminuicdo do acometimento muscular por
estratégias farmacoldgicas. Existem alguns tratamentos que podem amenizar
os sintomas, melhorando a qualidade de vida, diminuindo a alta morbidade e o
Obito precoce dos afetados. O objetivo deste trabalho é fazer uma revisdo
sistematica dos novos alvos farmacolégicos e suas perspectivas com a
finalidade de entender as principais barreiras que impedem uma terapia

curativa.



