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Introdução e Objectivos

Dados nacionais da eficácia dos moduladores da CFTR (cystic fibrosis transmembrane conductance regulator) são ainda

escassos.

Objetivo: avaliar o efeito dos moduladores da CFTR [lumacaftor/ivacaftor (LUMA/IVA) e ivacaftor/tezacaftor/elexacaftor

(IVA/TEZA/ELEXA)] em outcomes clínicos de crianças com Fibrose Quística.

Metodologia

Colheita retrospetiva de dados [função pulmonar (FP), índice de massa corporal (IMC), nº internamentos] de crianças sob

moduladores da CFTR do nosso centro. Reunidos dados antes do início da terapêutica, às 12-24 e 48 semanas de

tratamento de três grupos: LUMA/IVA (grupo O), IVA/TEZA/ELEXA (grupo K) e IVA/TEZA/ELEXA após período sob

LUMA/IVA (grupo OK).

Resultados

Identificámos 32 doentes; grupo O 11 crianças [idade média início (IMI) 6,7A], grupo K 8 crianças (IMI 12,4A), grupo OK 13

crianças (IMI 10,4A). Quanto à FP, a média de valor de FEV1(%p) basal/às 12-24sem/após 48sem foi: grupo O

101,7/96,5/94,4; grupo K 77/96,5/106; grupo OK pré-LUMA/IVA 76,5; pré-IVA/TEZA/ELEXA 78,6; às 12-24sem 98,8; após

48sem 99,8. Para o IMC (Kg/m2), valor basal/após 24-48sem, grupo O 15,4/15,9; grupo K 17,8/20,1; grupo OK 16,4/19,7. A

média do nº de internamentos no ano anterior ao início da terapêutica foi: grupo O 0,18; grupo K 0,25; grupo OK pré-

LUMA/IVA 0,54; pré-IVA/TEZA/ELEXA 0,23. Nenhum dos doentes foi internado no ano seguinte. Dois casos de aumento

das transaminases e dois de rash autolimitado com LUMA/IVA, dois casos de elevação das transaminases e um de

ansiedade e depressão que levou à interrupção do tratamento com IVA/ELEXA/TEZA.

Conclusões

Com o início dos moduladores da CFTR houve melhoria clínica global e ausência de internamentos. Os efeitos adversos

foram minor e autolimitados.
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