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*De acordo com o §6º do art. 32 do Anexo XVI da Portaria de Consolidação GM/MS nº 1/2017, o pedido de incorporação 

de uma tecnologia em saúde deve ter indicação específica. Portanto, a Conitec não analisará todas as hipóteses previstas 

na bula em um mesmo processo. 

Indicação em bula aprovada pela Agência Nacional de Vigilância Sanitária (Anvisa) para o 
Elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor (TRIKAFTA®): 
A apresentação do medicamento em granulados, destinada à faixa etária contemplada na demanda 

em avaliação, foi registrada na Anvisa em 15/09/2025. Entretanto, a bula correspondente ainda 

não se encontra disponível para consulta no sítio eletrônico da Agência. 

ELEXACAFTOR/TEZACAFTOR/IVACAFTOR 
para o tratamento de pacientes com fibrose cística com idade entre 2 e 5 anos,  

com pelo menos uma variante F508del no gene CFTR 

Indicação proposta pelo demandante para avaliação da Conitec*: 
Tratamento de pacientes com fibrose cística com idade entre dois e cinco anos, com pelo menos 

uma variante F508del no gene CFTR. 

Recomendação inicial da Conitec: 
O Comitê de Medicamentos da Conitec recomendou inicialmente, por maioria simples, a não 

incorporação do elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor para o tratamento de pacientes com fibrose 

cística com dois a cinco anos de idade com pelo menos uma variante F508del no gene CFTR.

O que é a fibrose cística? 

A fibrose cística é uma condição genética rara, crônica, progressiva, que envolve diferentes 

órgãos e é resultante de mutações no gene CFTR (Regulador da Condutância Transmembrana 

na Fibrose Cística), uma proteína responsável pela regulação da entrada e saída de água e sais 

minerais nas células do corpo. As alterações nas suas funções comprometem o transporte celular 

de água e sais minerais e produz secreções em volume superior à normalidade, ocasionando 

dificuldade de produção de enzimas digestivas, responsáveis por auxiliar na digestão, inflamação 

crônica, infecção recorrente e danos estruturais irreversíveis, especialmente, nos pulmões e 

no pâncreas.  

Atualmente, são reconhecidas mais de 2 mil mutações do gene CFTR, sendo que a mais 

prevalente é a F508del. Independentemente da variante genética, a fibrose cística pode causar 

perda da função pulmonar, internações frequentes e até necessidade de transplante pulmonar. 
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As primeiras manifestações clínicas da doença começam ainda nos primeiros anos de vida. 

Com o tempo, isso pode comprometer permanentemente os pulmões, aumentando o risco 

de complicações graves e morte. 

Como os pacientes com fibrose cística são tratados no SUS? 

O tratamento da fibrose cística no Sistema Único de Saúde (SUS) é orientado pelo Protocolo 

Clínico e Diretrizes Terapêuticas (PCDT) dessa condição de saúde e inclui os melhores cuidados 

de suporte (MCS), além de medicamentos moduladores da proteína CFTR, que ajudam a 

corrigir o funcionamento da proteína alterada pela doença. 

As terapias MCS têm como objetivo o controle dos sintomas, o atraso do comprometimento 

da função pulmonar e a melhora do estado nutricional do paciente, incluindo o manejo de 

manifestações respiratórias, digestivas e sistêmicas associadas às alterações da proteína CFTR. 

No mundo, estima-se a existência de mais de 160 mil pessoas com a condição de saúde, das 

quais aproximadamente 65% possuem diagnóstico. No Brasil, segundo o estudo “Caracterização 

Genética da População com Fibrose Cística no Brasil”, com dados do Registro Brasileiro de 

Fibrose Cística (REBRAFC), até abril de 2025, havia 4.261 pacientes registrados com pelo menos 

um acompanhamento em centros de referência nos últimos três anos. Desses pacientes, cerca 

de 71,5% apresentavam pelo menos uma variante F508del, incluindo 492 crianças com idade 

entre 2 e 5 anos. 

De acordo com o Protocolo Clínico e Diretrizes Terapêuticas (PCDT) da Fibrose Cística, o 

diagnóstico da condição de saúde é feito por meio da triagem neonatal ou suspeita clínica, 

mesmo sem histórico familiar. O teste de cloreto no suor é considerado o melhor exame 

para confirmação diagnóstica e utilizado para avaliar a gravidade da doença. Além disso, é 

recomendado realizar exame genético para analisar o gene CFTR e confirmar o diagnóstico. 
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Para tanto, são utilizados medicamentos que ajudam a eliminar o muco (broncodilatadores, 

anti-inflamatórios, antibióticos e alfadonarse), além de estratégias não medicamentosas tais 

como fisioterapia respiratória, ventilação não invasiva e acompanhamento nutricional. 

Já os medicamentos moduladores atuam na causa da fibrose cística e incluem os 

potencializadores e os corretores da proteína CFTR, que facilitam a passagem de água e sais 

minerais na superfície celular e corrigem o funcionamento da proteína, respectivamente. 

Em geral, esses medicamentos são utilizados em combinação para tratar as diferentes 

manifestações da condição de saúde.  

Atualmente, no SUS, estão disponíveis dois moduladores da CFTR para os pacientes com fibrose 

cística que apresentam pelo menos um gene F508del com idade igual ou superior a seis anos, 

a saber: a) ivacaftor (indicado para pacientes com as variantes G551D, G1244E, G1349D, G178R, 

G551S, S1251N, S1255P, S549N ou S549R); e b) elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor (recomendado 

para pacientes com pelo menos uma variante F508del no gene CFTR). 

Para crianças entre 2 e 5 anos de idade com fibrose cística o tratamento disponível, no SUS, é 

baseado exclusivamente no manejo dos sintomas e das infecções associadas à doença, não 

havendo terapias que atuem diretamente na sua causa nessa faixa etária.

A Vertex Farmacêutica do Brasil Ltda. solicitou à Conitec a avaliação da ampliação de uso do 

elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor para o tratamento de pacientes com fibrose cística com idade 

entre 2 e 5 anos, com pelo menos uma variante F508del no gene CFTR. O medicamento, 

na apresentação de comprimidos, possui registro na Agência Nacional de Vigilância Sanitária 

(Anvisa) com indicação para tratamento da fibrose cística em pacientes com seis anos de idade 

ou mais que tenham pelo menos uma mutação F508del no gene regulador de CFTR ou uma 

mutação no gene CFTR que seja responsiva com base em dados clínicos e/ou in vitro. Em 

setembro de 2025, foi aprovado o registro de uma nova apresentação do medicamento, em 

granulados, para atender a população infantil de 2 a 5 anos de idade.  

Para avaliar se o tratamento com elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor é eficaz e seguro para 

crianças de 2 a 5 anos de idade, foi analisado um estudo em que todos os participantes 

receberam o medicamento, sem comparação com outro tratamento ou placebo. De forma 

geral, os resultados mostraram que o medicamento foi bem aceito e contribuiu para melhorar 

o funcionamento dos pulmões e reduzir a concentração de sal no suor. Além disso, foram 

observados menos episódios de agravamento dos sintomas respiratórios e melhora do 

funcionamento do pâncreas em parte dos pacientes. Os eventos adversos foram considerados 

Medicamento analisado: elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor 
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Perspectiva do Paciente 

A Chamada Pública nº 22/2026 esteve aberta durante o período de 3 a 12 de fevereiro de 

2026 e recebeu oito inscrições. Os representantes titular e suplente foram definidos por 

meio de sorteio realizado em plataforma digital com transmissão em tempo real e com 

gravação enviada posteriormente para todos os inscritos.    

A representante titular, Gabriela, informou residir em São Paulo. Relatou que sua filha, 

atualmente com 5 anos, nasceu em 6 de janeiro de 2021, durante a pandemia de Covid-19. 

Ainda nos primeiros dias de vida, percebeu dificuldade para mamar e episódios recorrentes 

de vômito. O teste do pezinho apresentou resultado alterado e, após repetir o exame, a 

alteração foi confirmada. A família foi então encaminhada ao Hospital das Clínicas, em São 

Paulo, onde a filha realizou o teste do suor, que confirmou o diagnóstico de fibrose cística. 

Segundo seu relato, foi somente após o diagnóstico que compreendeu a gravidade da 

doença, considerada rara, com risco de morte, infecções pulmonares recorrentes e prejuízos 

ao crescimento e à nutrição. Quanto mais buscava informações sobre a condição, maior 

era o medo, especialmente porque a filha tinha apenas poucos dias de vida. O tratamento 

leves a moderados, e os benefícios clínicos foram mantidos ao longo do acompanhamento 

no estudo. Embora a realização de um estudo comparando esse medicamento com outro 

tratamento ou placebo em crianças dessa faixa etária possa trazer desafios éticos, o grau 

de confiança nos resultados disponíveis foi considerado muito baixo. Isso significa que ainda 

existe muita incerteza sobre os benefícios observados e que o efeito pode ser diferente do 

estimado. 

Na análise econômica, os resultados sugeriram que o medicamento poderia aumentar a 

quantidade de anos vividos com boa qualidade de saúde. No entanto, o custo adicional foi 

estimado em cerca de R$ 763 mil para cada ano de vida ganho com qualidade, valor que 

ultrapassa o limite considerado aceitável para o SUS. Como as estimativas foram baseadas em 

evidências de muito baixa certeza, há incertezas sobre os benefícios reais e sobre a relação 

entre os custos e os resultados do tratamento.  

Diante desse cenário, a possível incorporação resultaria em um impacto orçamentário de 

cerca de R$ 1,53 bilhão em cinco anos. Como existe outra solicitação de incorporação do 

medicamento para pacientes com seis anos ou mais e pelo menos uma variante não-F508del, 

o fabricante ofereceu um desconto adicional de 1% caso haja parecer favorável para ambas as 

demandas. Com esse desconto, o impacto orçamentário em cinco anos foi estimado em R$ 

1,51 bilhão. 
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foi iniciado imediatamente, com uso de enzimas pancreáticas, lavagem nasal, inalações, 

suplementos e vitaminas. 

O primeiro ano de vida da filha foi marcado por frequentes idas ao pronto atendimento, 

consultas, exames e sintomas como refluxo, dificuldade digestiva, cansaço, congestão nasal, 

baixo ganho de peso e episódios recorrentes de diarreia. A representante destacou que 

utilizava transporte público para o deslocamento até o centro de referência, trajeto que 

levava cerca de duas horas e meia. Segundo seu relato, a rotina de cuidados era rigorosa e 

exaustiva, levando-a a deixar o trabalho para se dedicar integralmente ao tratamento da filha 

e passar a depender do LOAS (BPC-LOAS: Benefício de Prestação Continuada, previsto pela 

Lei Orgânica da Assistência Social).  

Quando a filha completou dois anos, teve bronquiolite e a saturação chegou a 84%, sendo 

necessária internação para tratamento com oxigênio, antibióticos, fisioterapia e suporte 

nutricional. Segundo a participante, nesses períodos a perda de peso era rápida e a alimentação 

se tornava um desafio. Após a alta, a filha passou a utilizar broncodilatadores (medicamentos 

que ajudam a abrir as vias respiratórias, facilitando a respiração) diariamente, realizar inalações 

frequentes e necessitar de fisioterapia diária. As infecções de garganta, ouvido e respiratórias 

também eram recorrentes, assim como o cansaço, a tosse com secreção e a dificuldade para 

respirar e para ganhar peso. Um simples resfriado frequentemente exigia uso de antibióticos 

e internações de 10 a 15 dias. 

A participante relatou que a situação mudou significativamente após o acesso ao elexacaftor 

+ tezacaftor + ivacaftor em 2025. Segundo ela, em apenas uma semana já foi possível perceber 

melhora da respiração. A filha, que antes tinha uma rotina muito limitada, voltou a brincar 

e correr, sem necessidade de novas internações ou atendimentos frequentes no pronto 

atendimento, passando a realizar apenas consultas de rotina. Segundo a representante, o 

tratamento tornou-se mais simples, resumindo-se ao uso de medicamentos com enzimas 

digestivas e o medicamento em avaliação. Também observou melhora da alimentação, 

ganho de peso e do desenvolvimento geral. Com a redução da necessidade de cuidados, 

conseguiu retomar os estudos e planeja voltar a trabalhar. 

A representante foi questionada sobre a diferença entre os episódios de resfriado dos filhos 

mais velhos e da filha mais nova, com fibrose cística. Em resposta, afirmou que a filha mais 

nova demandava cuidados constantes, monitoramento e idas recorrentes ao hospital, 

enquanto cuidar dos filhos mais velhos é bem mais simples. O Comitê também perguntou 

sobre os custos do tratamento e se a participante convivia com outros pacientes sem acesso 

ao medicamento em avaliação. Na ocasião, destacou que o auxiliou financeiro (BPC-LOAS) 

ajuda com os gastos do tratamento da filha. Relatou ainda conviver com outras famílias 

cujos filhos não tiveram acesso ao elexacaftor + tezacaftor + ivacaftor e que essas crianças 
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•	 Durante o uso do elexacaftor + tezacaftor + ivacaftor, há necessidade de monitoramento 
clínico e/ou laboratorial ? Se sim, em que periodicidade?

apresentam internações frequentes, maior necessidade de idas ao hospital e sintomas 

recorrentes semelhantes aos que sua filha apresentava antes do tratamento. Por fim, um 

membro questionou sobre o perfil de segurança do medicamento, e a representante pontuou 

que a filha não apresentou nenhum evento adverso desde o início do tratamento. 

O vídeo da 148ª Reunião Ordinária com o relato do representante pode ser acessado aqui.

•	 Quais foram os primeiros sintomas? Como impactavam na qualidade de vida da criança? 
•	 Quais tratamentos foram realizados antes do uso de elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor? 

Esses tratamentos contribuíram para o controle dos sintomas?
•	 Após o início do tratamento com elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor, quais mudanças foram 

percebidas na saúde, no desenvolvimento, na rotina e na qualidade de vida da criança?
•	 Ocorreram eventos adversos com o uso do elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor? Se sim, 

quais?

Recomendação inicial da Conitec  

A Conitec recomendou inicialmente, por maioria simples, a não incorporação, ao SUS, do 

elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor para o tratamento de pacientes com fibrose cística com dois 

a cinco anos de idade com pelo menos uma variante F508del no gene CFTR. Esse tema foi 

discutido durante a 29ª Reunião Extraordinária da Conitec, realizada no dia 15 de maio de 2026. 

Na ocasião, o Comitê de Medicamentos considerou principalmente os aspectos econômicos, 

especialmente o alto custo do tratamento em relação aos benefícios que ele oferece (razão 

de custo-efetividade), além do grande impacto orçamentário. 

Dessa forma, entende-se que as contribuições recebidas durante a consulta pública poderão 

ajudar a compreender melhor os seguintes aspectos:  

O assunto está disponível na Consulta Pública nº 43, durante 20 dias, no período de 16/06/2026 

a 06/07/2026, para receber contribuições da sociedade (opiniões, sugestões e críticas) sobre 

o tema. 

Clique aqui para enviar sua contribuição. 

O relatório técnico completo de recomendação da Conitec está disponível aqui. 

https://youtu.be/67Fz9ikmSIY?t=4336
https://brasilparticipativo.presidencia.gov.br/processes/consultas-publicas-conitec/f/4730/
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/consultas/relatorios/2026/relatorio-preliminar-elexacaftor-tezacaftor-ivacaftor-fibrose-cistica-f508del-cp-43

