Ry
:'I I'I.I/L-"ll..

= i
v BOCIEdade
Q Centro de Eventos da PUCHS £~5. brasileira
de pediatria

Trabalhos Cientificos

Titulo: Uso De Elexacaftor/tezacafotor/ |vacaftor Em Adolescente Com Fibrose Cistica: Relato De Caso

Autores: ANA PAULA MARCAL COPETTI LEITE (ULBRA), FELIPE BRITTESROTT (UFRGS),
EDUARDO BRITTES ROTT (UFRGS), CLAUDIO RICACHINEWSKI (HCPA),
VALENTINA COUTINHO BALDOTO GAVA CHAKR (HCPA)

Resumo: A fibrose cistica (FC) € uma doenca hereditéria com padrdo autossdmico recessivo que afetamais
de 100.000 pessoas mundialmentet. A mutacdo do gene CFTR (Cystic Fibrosis Transmembrane
Regulator) causa uma diminuicdo ou auséncia da atividade da proteina CFTRL. Em 2019, foi
aprovado o uso do Trixacar9415;! para pacientes com FC, demonstrando melhorias na qualidade
de vida desses pacientes?. O trabalho atual propde apresentar um relato de caso de uma paciente
com FC com o intuito de informar sobre a resposta clinica subsequente a introducdo do
Trixacar9415;."Paciente LKM, 19 anos, natural e procedente de Paraiso do Sul (RS), tem
diagndstico de FC desde os primeiros dias de vida, realizado a partir de teste de triagem neonatal.
Apresenta mutacdo delta F508/c.3659del. Durante o curso da doenca, apos diversas internacoes
hospitalares por exacerbagbes da doenga, mesmo com uso de tratamento padréo, evoluiu com
dependéncia de oxigenioterapia domiciliar e indicacdo de transplante pulmonar. Paciente com
histérico de colonizacdo de Pseudomonas aeruginosa e Staphylococcus aureus sensivel a
meticilina (MSSA) em cultura de escarro coletadas durante o seguimento. Em 9 de fevereiro de
2022, foi instituido tratamento com Trixacar9415;. Na ocasido, seu peso era de 41,5kg e sua
espirometria apresentava capacidade vital for¢cada (CVF) de 1,4L, volume expiratério forgado no
primeiro segundo (FEV1) de 0,85L e 63 mEQ/L de cloro no suor. 12 meses ap0s uso do
Trixacar9415; seu peso aumentou para 52,6kg, a CVF, para 2,22L, e o VEF1, para 1,22L. O cloro
no suor reduziu para 21 mEg/L. Nd foram relatados efeitos adversos apds o0 uso do
medicamento. Além disso, deixou de ter indicacéo de oxigenioterapia continua e foi retirada da
lista de transplante. """Discussdo A FC € uma doenca de cardter cronico e progressivo,
potencialmente grave, podendo levar a morte por complicacbes respiratérias?,8308; . O
Trixacar9415; € uma combinacdo de trés medicamentos. elexacaftor/tezacafotor (corretores que
melhoram o processamento e o tré&fego de proteinas CFTR) e o ivacaftor (potencializador que
aumenta o controle do canal),2,8308;. Ele mostrou-se efetivo em pacientes homozigotos ou
heterozigotos para Phe508del2,8308;, com efeito positivo sobre a fungdo pulmonar, aumento da
massa ponderal e diminuicdo de eletrdlitos no suor33,8308;. Conclusdo O relato de caso
apresentado mostra como 0s moduladores da CFTR podem apresentar excelentes resultados na
prética clinica, com melhoras respiratoria e nutricional, contribuindo para proprocionar uma
melhor qualidade de vida aos pacientes candidatos a receber aterapia.
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