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Introdugao

A fibrose quistica (FQ) é a doenca genética autossdmica recessiva mais frequente na
populacdo caucasiana, com apresentacao multissistémica e que afeta essencialmente as
glandulas exdcrinas, sendo o pulmao o principal drgao responsdvel por uma evolucao
clinica desfavoravel. Os objetivos fundamentais do tratamento desta doenga sao
essencialmente proporcionar uma qualidade de vida adequada ao doente no seu
ambiente familiar e social, prevenindo a progressao da doenc¢a pulmonar e otimizando o
estado nutricional. Nos dias de hoje, estamos a assistir a uma revolu¢ao na abordagem
terapéutica da FQ. Os farmacos/terapéuticas baseados no tratamento sintomatico e que
constituiam a unica arma disponivel no combate a doenca sao agora complementados
por farmacos reparadores do defeito na proteina, que pretendem modificar a
progressdao da doenga melhorando e/ou impedindo a degradac¢do da funcdo pulmonar.

A utilizagdo de novos farmacos como lumacaftor + ivacaftor no nosso pais, obriga a implementacgao
de estratégias, ndo sé de inicio de terapéutica mas também de vigilancia/controlo de efeitos
secundarios/adversos ndo descurando a resposta clinica aos mesmos.

Métodos

No nosso hospital foram desenvolvidas e tém sido aplicadas linhas de orientagao relativas a
avaliacdo dos doentes antes e durante a terapéutica com lumacaftor + ivacaftor, que incluem:
critérios de inclusdo e exclusdo; avaliacdo clinica/analitica; aplicagdo de inquéritos de qualidade
vida; orienta¢des durante o inicio do tratamento; efeitos adversos mais comuns; situacdes clinicas
gue obrigam a suspensdo do tratamento; periodicidade de avalia¢do clinico/analitica apds o inicio
do tratamento; resposta clinica/analitica.

Resultados e Conclusoes

A definicdo de linhas de orientacao relativas ao tratamento da FQ com novos farmacos
permite uma abordagem mais segura e eficaz dos doentes. A recente nomeacgao da
Comissao Coordenadora Nacional do Tratamento da FQ permitira estabelecer uma
estratégia conjunta e unificadora dos 5 centros de referéncia nacionais responsaveis
pelo tratamento desta complexa doenca, sendo fundamental a troca de experiéncias e o
contributo de todos.
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