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Terapia avangada para o tratamento da Fibrose

JUStificativa Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

Satide

Terapia avancada para tratar fibrose cisti ;¢ ¢
incorporada ao SUS

Medicamento oral sera distribuido nas proximas semanas e € indicado  -a pacient ' cor maisde6
anos diagnosticados com mutacédo da condi¢e gen ic. ara

Por P ila Felix
Atualizado em 17 Maio 2024, 18ho1: Publicat em 17 Maio 20 1, 1) 47

SAUDE
Fibrose ~ist ¢ . “eura é o primeiro do Brasil a

ep* aga a |.acientes medicamento incorporado
r2lc SUS

7 yJNHO DE 2024 - 14:03 Fibrose Cistica #HM #Novo Medicamento #5us

] Jessica Fortes - Ascom Hospital de Messejana

(Ceara, 2024; VEJA, 2024)




Terapia avangada para o tratamento da Fibrose

IntrOdugéo Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

> A Fibrose Cistica (FC) € uma doenca genética r-..,
autossoOmica recessiva, cronica e progressive

> Proteina Transmembrana da Fikrc¢s: Cistica (CFTR)
disfuncao de ions Cl-e Ne¢

> Condicao 3isi3n 1wea pulmao e pancreas

viscosic. de 2" n.uco -~

(SBPT, 2020; Brasil, 2021)
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Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude
(SUS)

Descoberta da FC

Dorothy Andersen descr ™\ cu as
caracteristicas e a pathg:hia Ja doenca
“fibrose cistica p ‘n(reAat ¢a”

1940- Identific¢l¢ 212 orgaos obstruidos com
1945 s~cre~ 2> espessas € Vviscosas K
i.iL.coviscidose

O gene para FC foi descoberto X doenca
genética

¢ 00

(Cabello, 2011; Ribeiro et al., 2021; Lichter et al., 2024)
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.d - - Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude
Epidemiologia Cisti

> + 70.000 portadores

> Maior proporcao le vacientes
adultos

> T xid:iaortalidade

> Freque «te . populacoes de descendéncia
eurzpeil

/\) e 1'om 4.000 - 10.000 Latino-americanos
«1em 15.000 - 20.000 Afro-americanos

(Araujo; Passos, 2022; Batista et al., 2023)
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E p i d em i O I Og ia Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

> ~ 1 a cada 10 mil nascidos vivos
sofrem com a doenca

> Mediana da idade de o6bito (18,4 2nos
(}EUA (32,4 anos) e Europa (29,( ano.»)

> Registro BrasileirZ 1o *i1)y ose Cistica (REBRAFC)

Q- 2021: ¢ 427 ~__istrados (15 estrangeiros)
oL dece (44,12%), Sul (23,03%) e Nordeste (17,37%)
3ao Paulo (24,9%), Minas Gerais (11,8%) e Rio
Grande do Sul (10,2%)
« Paraiba (0,7%) - 42 individuos

(Brasil, 2020; REBRAFC, 2021; Vendrusculo et al., 2021)
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EtiOIOQia Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

> Gene CFTR Proteina Transmembrana da Fibrzse
Cistica (CFTR)
()Brago longo do cromossomo 7

()Vias respiratorias, pancieas int s:no, rins, glandulas
sudoriparas e vasos e ¥ r 2s o o 5

QTransporte de ioe ¢l to &

> Mutacoes no gene CFTR X 2.000

t'uv s W einco classes (1, 11, 11, 1V, V) SOSSS

(Brasil, 2020; REBRAFC, 2021; Vendrusculo et al., 2021)
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EtiOIOQia Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

> Classificacao das mutacoes

« Classe I: nao ha proteina CFTR;

« Classe ll: proteina é produzida, mas nZ9 ch g « célula;
« Classe lll: proteina chega a célu'a, n a1 ndo funciona;

« Classe IV: proteina funcic (a, 1.:-a. ~om baixa eficiéncia;
« Classe V: proteina "~ n s . 'e! e pode ser destruida.

( ) 4
Classe |, I, 1l Classe IV, V

Y, . !

N -
-

(Brasil, 2020; REBRAFC, 2021; Vendrusculo et al., 2021)



Terapia avangada para o tratamento da Fibrose

F is i o I og i a Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

Tecido epitelial

CFTR

W W e
Células caliciformes

(Coutinho et al., 2014; Komar et al., 2020)
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F is i o I og ia Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

Normal CFTR 1 Eliminacdao do muco |

Superficie
apical

Superficie
basolateral

(Coutinho et al., 2014; Komar et al., 2020)
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F is i o I og ia Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)
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F is i O pato I og ia Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

CFTR mutation . -
J, Eliminacao do muco

Camada \ X 1
de muco i
Na*
H.0
Superficie |<
apical \1

Superficie J 8
basolateral

(Coutinho et al., 2014; Komar et al., 2020)



Terapia avangada para o tratamento da Fibrose

ManifeStagaes CIinicaS Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

>Tosse cronica, sibilos, dor no peito

>Q0bstrucao das vias aéreas

>Infeccoes respiratorias inflem ¢ 10 rénica
destruicao do tcciiw pcuimonar

bronquiectasia irsu ici@l ¢.a respiratoria

>[ sul ~.%1.cia pancreatica exocrina

‘> conteudo hidrico acidez

>0bstrucao dos ductos pancreaticos fibrose
no pancreas

(Chagas, 2017; Brasil, 2021; Batista et al., 2023; Litcher et al., 2024)
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ManifeStagaes CIinicas Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

>Desnutricao

>Alteracoes na motilidade Il (el n2.,
distribuicao de sais biliares € nic-obiota
intestinal

>Diarreia cronica

>Porcao ternm 1. d L 1.20 com meconio espesso

(Chagas, 2017; Brasil, 2021; Batista et al., 2023; Litcher et al., 2024)
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Diagnéstico (C:Etg;a incorporada ao Sistema Unico de Saude
> Diagnostico clinico

« Avaliacao dos sintomas caracteristic Js
« Histérico familiar

> Diagnostico laborat~r - |

e Tricy n nconatal tripsinogénio imunorreativo
W\RT, 2+

« Teste do suor 4 e 6 semanas de vida cloreto
no suor 60mmol/L

« Teste genético mutacoes no gene CFTR 2

em alelos separados
(Jia, 2022; Melo; Alves, 2023) 15
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Tratamento Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

> Tratamento nao farmacologico

- Fisioterapia respiratoria
« Nutricao adequada

- Exercicios fisicos

- Hidratacao

« Suporte psico’'Hg.~

« Cuidados >~ a pele

. F.yier.?

- Ji>Zanciamento de outros portadores

(Ode et al., 2019; GBEFC, 2021 Melo; Alves, 2023)
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Tratamento Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

> Tratamento farmacoloégico

« Complicacoes pulmonares  fluidificacao e ¢li.=.nc cao de
secrecoes respiratorias - nebulizacan, .»luc e hipertoénica,
broncodilatadores, mucoliticc (al’'ado n ise)

- Infeccoes bacteriz 12 antibioticos (Tobramicina
inalatoria)
« I'su"ciéncia  pancreatica enzimas pancreaticas

(} ancreatina)

(Brasil, 2024)
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Tratamento Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

> Tratamento farmacoloégico

« Moduladores da proteina CFTR

1.lvacaftor (Kalydeco®) - aun*en a o \? npo que os canais
CFTR permanecem ak >r «s

2.Elexacaftor/Terac. fLar'vacaftor (Trikafta®) -
quantidade <le proteina CFTR funcional na superficie
dos céiulas

(Brasil, 2024)
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Medicamento em foco Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

« Aprovado pela Comissao Nacional de Incorporacao <~

Tecnologias no Sistema Unico de Satude (CONI"[ ¢ ¢m
agosto de 2023 .

R U B
- Causa aumento da quantide le 2 Py \/
da funcao do CFTR ra .uiLe uc.e R~ trikafta f,r.-“"
€xacaftor, tezacaftor ang ivacaftor
celular 100 Mg, 50 mg and 75 g )
(Waﬂaﬁnr} 150 mg tablets
- Clis<e: Moduladores do ...

.eguador transmembrana da et e £ S, et

.
fibrose cistica (CFTR) ——. S

Trikafta®
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Medicamento em foco Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

 Indicacao: tratamento da FC em pacientes com 6 an~-
de idade ou mais que tenham pelo menos uma ™ t: ¢ 0
F508del no CFTR

« Contraindicacao: alérgicos a elexacaftor, tezacaftor,
ivacaftor, ou qualquer .10 layrediente

« Apresenrtac 2: oniprimidos revestidos de 100 ou 50 mg
de clex.caftor/50 ou 25 mg de tezacaftor/75 ou 37,5 mg
~.e .acaftor co embalados com comprimidos revestidos
de 150 ou 75 mg de ivacaftor

(Brasil, 2024)
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Medicamento em foco Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

« Absorcao: Cmax 6 horas ap6s a administracao oral
Biodisponbilidade: 80%

« Distribuicao: 99% de ligacao a prot ir o~ plaumaticas

« Eliminacao: méias-*:iley = . /TEZ/IVA - 24,7 60,3 13,1

« Excre, 10: 1. 2tanolitos eliminados nas fezes

 Preco: R$ 30.000 - R$34.000

(Brasil, 2024)
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Medicamento em foco Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

. Saude baseada em evidéncia:

A eficacia do TRIKAFTA® em pacientes ¢~ .-C roi
demonstrada em cinco estudos de Fas » 3. ."s es estudos

envolveram pacientes FC coin p:0 1 :nus uma mutacao
F508del.

O beneficio cliric . si u. ficativo foi demonstrado em todos
os estud~s ne hora da funcao pulmonar e reducao das
e¥~¢ rhac des, melhora do estado nutricional

(Brasil, 2024)
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Papel do farmacé utico Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

Rastreamento em saude Monitoramento laborat¢i: |

Gerencia 2 t. 'atic medicamentosa

Av inco de novas pesquisas Educacao em saude
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CO“CIUSéO Cistica incorporada ao Sistema Unico de Saude

(SUS)

« A FC é uma doenca hereditaria de grande complexidade,
sistémica, afetando principalmente os pulmodes ¢ ¢ « @)
gastrointestinal.

« A mutacao no gene CFTR é a c~us. | .. cipal da doenca,
alterando o transporte de ian ;.

« Os avancos no tret-m(no garantem uma melhoria na
qualidade de vidi ao portador.

y

« - Luapor.ante promover a concientizacao acerca de
aoencas raras como a FC.
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