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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) em 
30/4/2025 para o elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor (Trikafta®):
Tratamento da fibrose cística (FC) em pacientes com seis anos de idade ou mais que tenham 

pelo menos uma mutação F508del no gene regulador de condutância transmembrana da fibrose 

cística (CFTR) ou uma mutação no gene CFTR que seja responsiva com base em dados clínicos e/

ou in vitro. 

ELEXACAFTOR/TEZACAFTOR/IVACAFTOR 
para o tratamento de pacientes com fibrose cística com idade igual ou superior a 6 anos,  

com pelo menos uma variante não-F508del do gene CFTR que seja responsiva ao medicamento

Indicação proposta pelo demandante para avaliação da Conitec*: 
Tratamento da FC em pacientes com idade igual ou superior a seis anos que apresentem pelo 

menos uma variante no gene CFTR responsiva com base em dados clínicos e/ou in vitro. 

Recomendação inicial da Conitec: 
O Comitê de Medicamentos da Conitec recomendou inicialmente a não ampliação de uso do 

elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor  para tratamento de pacientes com fibrose cística, com seis anos 

de idade ou mais, com pelo menos uma variante não-F508del responsiva ao medicamento. 

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, 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. Essas variantes são classificadas em seis grupos de acordo com o tipo de 

defeito na proteína CFTR. As Classes I e II abrangem mutações que resultam em funcionalidade 
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baixa ou ausente na proteína CFTR e estão frequentemente associadas a manifestações mais 

graves da doença, tais como maior concentração de cloro no suor, doença pulmonar grave 

e insuficiência pancreática. As Classes III a VI incluem alterações genéticas que preservam 

alguma função residual da proteína CFTR e podem estar ligadas a expressões menos graves 

da doença. No Brasil, foram identificadas mais de 300 variantes, sendo que 70,4% das pessoas 

com fibrose cística têm pelo menos uma variante F508del pertencente à Classe II e 28,5% 

possuem duas variantes não-F508del. 

Como os pacientes com fibrose cística são tratados no SUS? 

Os tratamentos disponíveis para fibrose cística são os melhores cuidados de suporte e os 

medicamentos moduladores da proteína CFTR. As terapias do primeiro grupo 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. Para tanto, são utilizados 

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.  

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 é utilizado para avaliar a gravidade da doença. Além disso, a análise 

molecular do gene CFTR também é recomendada para confirmar o diagnóstico. 

brônquio 
saudável

GLÂNDULAS DE SUOR TRATO DIGESTIVO

brônquio com 
fibrose

o muco espesso 
bloqueia as  

vias respiratórias

inflamação

aumento 
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de muco
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não reabsorve o sal  
de maneira eficaz

pâncreas

ducto 
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obstrução 
pelo muco 
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glândula
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O muco nos pulmões pode 
causar infecções frequentes,  

dificuldade para respirar e perda 
gradual da função pulmonar.

O suor mais salgado faz o 
organismo perder mais água  

e sais minerais, aumentando o  
risco de desidratação.

O muco pode bloquear o 
pâncreas, prejudicando a 
digestão, a absorção de 

nutrientes e o ganho de peso.

ÓRGÃOS COMPROMETIDOS COM A DOENÇA

https://www.gov.br/saude/pt-br/assuntos/pcdt/f/fibrose-cistica
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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).

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

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

igual ou superior a seis anos, com pelo menos uma variante não-F508del do gene CFTR 

que seja responsiva ao medicamento. A tecnologia 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 condutância transmembrana da fibrose cística (CFTR) ou uma mutação no gene 

CFTR que seja responsiva com base em dados clínicos e/ou in vitro. 

A análise das evidências clínicas demonstrou que o uso de elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor 

melhorou a função pulmonar, diminuiu a concentração de sal no suor, reduziu a ocorrência 

de complicações pulmonares, baixou o risco de internações por infecção e aumentou a 

qualidade de vida. Em relação à segurança, registrou-se a ocorrência de eventos adversos 

leves ou moderados. O grau de confiança nos resultados dos estudos foi considerado baixo e 

isso significa que o tamanho do efeito pode ser diferente do estimado. 

Na avaliação econômica, foi analisada a relação entre os custos e os ganhos de saúde 

vinculados ao uso da tecnologia avaliada em comparação com o tratamento disponível no 

SUS, medindo o resultado em anos de vida com qualidade (QALY). O custo por ano de vida 

com qualidade foi projetado em R$ 610.443,00, que ultrapassa o valor estabelecido como 

aceitável para o SUS. Estima-se que o custo adicional da ampliação de uso do elexacaftor/

Medicamentos analisados: elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor 
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Perspectiva do Paciente 

A Chamada Pública nº 21/2026 ficou aberta durante o período de 3/2/2026 a 12/2/2026 

e recebeu uma inscrição. A representante informou que tem 50 anos de idade, é carioca, 

reside em Curitiba, é uma das poucas pessoas com fibrose cística no Brasil com essa 

idade, alcançada apenas por 1% dos indivíduos com a condição de saúde. Ela enfatizou que, 

além da sua experiência pessoal, também representa outros pacientes com variantes CFTR 

responsivas ao medicamento avaliado.   

Ela relatou ter as mutações G85e e R334w no gene CFTR e destacou ter pleiteado o acesso 

ao elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor por via judicial assim que a indicação de tratamento 

para as variantes foi incluída na bula do medicamento pela agência estadunidense e pela 

Anvisa. Assim, o acesso à tecnologia lhe foi concedido judicialmente e ela começou a utilizá-

la a partir de agosto de 2022.   

De acordo com a participante, ainda na primeira semana de vida, ela apresentou um quadro 

grave de bronquiolite, que resultou na primeira de muitas hospitalizações ao longo da 

vida por diferentes complicações, a exemplo de pneumonia, infecções respiratórias, falta 

de ar e sepse. Ela informou que, aos treze anos, teve o primeiro episódio de hemorragia 

pulmonar maciça, sendo seguido de outras complicações, a exemplo das lesões pulmonares 

irreversíveis.  

A representante falou sobre a dificuldade de obtenção do diagnóstico adequado, sendo 

comuns suspeitas de asma, de bronquite asmática, de bronquite deformante difusa e de 

tuberculose. Segundo ela, o diagnóstico de fibrose crítica ocorreu em 2003, quando ela 

tinha 27 anos de idade. Na ocasião, foi encaminhada para tratamento em um centro de 

referência no Rio de Janeiro, contudo, o uso dos recursos terapêuticos disponíveis no SUS e 

na rede privada não foram suficientes para conter a progressão da doença e a piora do seu 

estado de saúde físico e emocional, o que também impactou negativamente o seu grupo 

familiar.  

Entre  2003 e 2022, em virtude de complicações, ela informou ter passado por 35 

hospitalizações com duração de pelo menos 15 dias cada uma. Nesse período, além das dores, 

da ocorrência de distúrbio ventilatório severo e da diminuição significativa da função pulmonar, 

registrou eventos de trombose e de perda de veias causada pelas recorrentes infusões 

medicamentosas, havendo necessidade de utilização de um cateter totalmente implantável 

tezacaftor/ivacaftor para o SUS seja de aproximadamente R$ 50 milhões no primeiro ano e de 

mais de R$ 346 milhões em cinco anos. 
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•	 Em comparação ao tratamento anterior, que melhoras clínicas foram observadas com o 
uso do elexacaftor + tezacaftor + ivacaftor? 

•	 Com o uso do elexacaftor + tezacaftor + ivacaftor, houve melhora da qualidade de vida? 
Se sim, em que aspectos? 

sob a pele para facilitar o acesso venoso e a administração de antibióticos. Ademais, 

ela apontou o comprometimento da realização de atividades cotidianas, tais como tomar 

banho, escovar os dentes e pentear os cabelos.   

A participante salientou que, partir de agosto de 2022, com o uso do elexacaftor/tezacaftor/

ivacaftor, teve redução do volume de secreções, melhora da função pulmonar, dos níveis 

de sal no suor e de sintomas como tosse, falta de ar e distúrbio ventilatório obstrutivo. No 

mais, ela relatou que atualmente, com a melhora do estado de saúde, consegue desenvolver 

suas tarefas cotidianas normalmente, tendo sido possível incluir atividades físicas intensas 

na rotina.  

Ao ser questionada por membros do Comitê de Medicamentos sobre intubação durante 

as internações, ela respondeu nunca ter realizado o procedimento. Quando perguntada 

sobre eventos adversos da tecnologia avaliada, reportou a ocorrência de coceira no couro 

cabeludo e nas axilas no início do tratamento, informando que houve controle com o uso 

de antialérgicos. Por fim, ela pontuou a importância da rede familiar no cuidado à pessoa 

com fibrose cística, contudo, também destacou a relevância da autonomia da pessoa com 

a condição de saúde para realizar suas atividades cotidianas, o que está relacionado ao 

controle da doença e à melhora do bem-estar físico e emocional.  

O vídeo da 29ª Reunião Extraordinária pode ser acessado aqui.  

Recomendação inicial da Conitec  

A Conitec recomendou inicialmente a não ampliação de uso, no SUS, do elexacaftor/tezacaftor/

ivacaftor para o tratamento de pacientes com fibrose cística com idade igual ou superior a 

seis anos, com pelo menos uma variante não-F508del do gene CFTR que seja responsiva ao 

medicamento. Esse tema foi discutido durante a 29ª Reunião Extraordinária da Comissão, 

realizada no dia 14 de maio de 2026. Na ocasião, o Comitê de Medicamentos considerou os 

aspectos econômicos, especialmente a elevada relação entre custos financeiros e benefícios 

clínicos e o expressivo impacto orçamentário.  

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

ajudar a compreender melhor os seguintes aspectos:  

https://youtu.be/67Fz9ikmSIY?t=3597


8

O assunto está disponível na Consulta Pública nº 48, durante 20 dias, no período de 16/6/2026 

a 6/7/2026, 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. 

•	 Ocorreram eventos adversos durante o uso do elexacaftor + tezacaftor + ivacaftor? Se 
sim, quais?

•	 Durante o uso do elexacaftor + tezacaftor + ivacaftor, há necessidade de monitoramento 
clínico e/ou laboratorial ? Se sim, em que periodicidade?

https://brasilparticipativo.presidencia.gov.br/processes/consultas-publicas-conitec/f/4735/
https://www.gov.br/conitec/pt-br/midias/consultas/relatorios/2026/relatorio-preliminar-elexacaftor-tezacaftor-ivacaftor-cp-48

