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Introdugdo: A DMJ é uma doenca autossOmica dominante que leva a degeneracdo dos sistemas que controlam a
coordenacdo motora, ndo havendo tratamento que mude sua progressdao. Ha evidéncias pré-clinicas de eficacia
em modelos de ataxias espinocerebelares com o tratamento com Carbonato de Litio (Litio). Objetivos e Métodos:
Estamos realizando um ensaio clinico randomizado fase IIb, duplo-cego, controlado por placebo, paralelo, para
avaliar a seguranca e eficacia do tratamento com Litio (0,5-0,8 mEg/L) em pacientes com DMJ]. O estudo tem
duracdo prevista de 1 ano. O desfecho primario de 6 meses é a comparagdo entre o N total de eventos adversos
por grupo (seguranca) e, de 12 meses, a diferenca entre a variacdo da escala NESSCA no periodo de estudo entre
os grupos (eficacia). Outras escalas de ataxia, de depressdo e de qualidade de vida; e marcadores bioquimicos
serdo utilizados como desfechos secundarios. Registro no ClinicalTrials.gov, NCT01096082. Resultados: Foram
recrutados 62 individuos em acordo com critérios de inclusdo/exclusdo. Na andlise interina de seguranca de 3
meses ndo houve diferenca entre o N de eventos adversos entre os grupos (p>0.05). 5 pacientes pararam a
medicacdo até o momento (<10% de perdas). Conclusdo: Nossos resultados preliminares dao subsidios sobre a
seguranga do tratamento com Litio na DMJ, sendo as andlises de 6 e 12 meses necessarias para confirmar a
seguranca e avaliar a eficacia do farmaco sobre a progressao desta grave doenga neurogenética.

Rev HCPA 2012; 32 (Supl.) 172





