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RESUMO 
 

Introdução: A fibrose cística (FC) é uma doença genética autossômica recessiva, 
mais frequente em caucasianos, causada por mutação no gene que codifica a proteína 
reguladora de condutância transmembrana da fibrose cística (CFTR). Uma falha na 
CFTR induz o organismo a produzir secreções mais viscosas que obstruem, 
principalmente, o pulmão, pâncreas e o ducto biliar. A doença pulmonar crônica, a 
insuficiência pancreática e a desnutrição afetam muitos pacientes com FC, por isso a 
adesão ao tratamento é fundamental. Uma elevada adesão, reduz a morbidade e 
mortalidade, além de reduzir os custos em saúde por diminuir as internações e gastos 
com medicamentos. Objetivos: Avaliar a adesão ao tratamento medicamentoso de 
pacientes pediátricos com FC e associar às variáveis socioeconômicas, clínicas e 
nutricionais. Métodos: Estudo transversal, incluindo pacientes entre 0 a 18 anos com 
diagnóstico de FC. Para a avaliação da adesão foram utilizados o questionário de 
autorrelato Brief Medication Questionnaire (BMQ) e as retiradas dos medicamentos 
na farmácia em um período de 12 meses. Calculou-se a média da taxa de posse de 
medicamentos (CMPR) para cada paciente, classificando em dois grupos: elevada 

adesão (≥0.8) e moderada/baixa adesão (<0.8). Foram obtidos os escores de 

Shwachman-Kulczycki, de Bhalla, a espirometria e o diagnóstico nutricional. 
Resultados: Dos 85 pacientes, 37,6% aderem ao tratamento conforme o BMQ, e 64% 
conforme o CMPR. Pela análise geral, houve associação entre CMPR com escore 
clínico (p=0,013), de Bhalla (p=0,02) e com melhor diagnóstico nutricional (p=0,045). 

Dividindo os grupos por faixa etária, no grupo entre 0-5 anos foi obtida associação 
entre fator socioeconômico da família com o CMPR (p=0,017), e com o BMQ (0,008) 
e no grupo entre 6-18 anos associação entre o CMPR e escore-Z do IMC (p=0,017), 
e SK (p=0,025), e associação entre adesão pelo BMQ e barreira de crença (p=0,022). 
Conclusões: A adesão ao tratamento com medicamentos pelo autorrelato foi menor 
do que a adesão pela retirada dos medicamentos na farmácia. O escore clínico de 
Shwachman-Kulczycki, Bhalla e o melhor diagnóstico nutricional foram 
correlacionados diretamente com o CMPR.  Observou-se influência do fator 

socioeconômico em pacientes menores (<6 anos), e para os maiores (≥ 6 anos) das 

barreiras de crenças. 
 

Palavras-chave: Fibrose cística. Pediatria. Adesão ao tratamento. Desnutrição. 
Exacerbação. 

 

 
  
 

 

 

 

 

 

 



 
 

 

 
 

 
ABSTRACT 

 
Introduction: Cystic fibrosis (CF) is an autosomal recessive genetic disease, more 
frequent in caucasians, caused by a mutation in the gene that encodes the cystic 
fibrosis transmembrane conductance regulator protein (CFTR). A failure in CFTR 
induces the body to produce more viscous secretions that mainly obstruct the lung, 
pancreas and bile duct. Chronic lung disease, pancreatic insufficiency and malnutrition 
affect many patients with CF, so adherence to treatment is essential. High adherence 
reduces morbidity and mortality, in addition to reducing health costs by reducing 
hospitalizations and medication costs. Objectives: To evaluate adherence to drug 
treatment in pediatric patients with CF and to associate it with clinical and nutritional 
variables. Methods: Cross-sectional study, including patients aged 0 to 18 years 
diagnosed with CF. To assess adherence, the Brief Medication Questionnaire (BMQ) 
self-report questionnaire and medication withdrawals from the pharmacy over a 12-
month period were used. The average medication possession rate (CMPR) was 
calculated for each patient, classifying them into two groups: high adherence (≥0.8) 
and moderate/low adherence (<0.8). The Shwachman-Kulczycki and Bhalla scores, 
spirometry and nutritional diagnosis were obtained.  Results: Of the 85 patients, 
37.6% adhered to treatment according to the BMQ, and 64% according to the CMPR. 
According to the general analysis, there was an association between CMPR and 
clinical score (p=0.013), Bhalla score (p=0.02) and better nutritional diagnosis 
(p=0.045). Dividing the groups by age group, in the group between 0-5 years old an 
association was obtained between the family's socioeconomic factor with the CMPR 
(p=0.017), and with the BMQ (0.008) and in the group between 6-18 years old an 
association between the CMPR and BMI Z-score (p=0.017), and SK (p=0.025), and 
association between adherence to the BMQ and opinion barrier (p=0.022). 
Conclusions: Adherence to medication treatment through self-reporting was lower 
than adherence through medication collection at the pharmacy. The Shwachman-
Kulczycki, Bhalla clinical score and the best nutritional diagnosis were directly 
correlated with the CMPR. Note the influence of the socioeconomic factor in younger 
patients (<6 years), and for older patients (≥ 6 years) of trust barriers. 
 
Keywords: Cystic fibrosis. Pediatrics. Adherence to treatment. Malnutrition. 
Exacerbation. 
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1 INTRODUÇÃO  

 

A fibrose cística (FC), ou mucoviscidose, é uma doença genética autossômica 

recessiva que ocorre mais frequentemente em caucasianos e é causada por mutações 

no gene que codificam a proteína reguladora de condutância transmembrana da 

fibrose cística (cystic fibrosis transmembrane conductance regulator - CFTR). Esse 

gene encontra-se no braço longo do cromossomo 7. Atualmente, existem mais de 

2000 mutações nesse gene, sendo a F508del a mais comum (CASTELLANI et al., 

2008; BERGERON et al., 2019). 

 A proteína CFTR encontra-se na membrana apical das células epiteliais e 

funciona como um canal de cloreto, responsável pela regulação do fluxo iônico. 

Quando este canal não está funcionando adequadamente há redução na secreção de 

cloreto e aumento na absorção de sódio, alterando a viscosidade dos fluidos 

excretados e ocasionando obstrução dos ductos dos órgãos afetados. Uma falha na 

CFTR pode afetar vários sistemas do organismo, resultando em manifestações 

pulmonares, gastrointestinais, nas glândulas sudoríparas, entre outros. As 

complicações mais relatadas são as bronquiectasias, infecções respiratórias crônicas 

e recorrentes, insuficiência pancreática, obstrução intestinal, deficiência de vitaminas 

e desnutrição (ELBORN et al., 2016). 

Dentre estas complicações, a doença pulmonar crônica afeta muitos 

pacientes com FC.  A terapia inclui, comumente, a administração de 

broncodilatadores, agentes mucolíticos inalatórios para facilitar a expectoração, 

antibióticos inalatórios para supressão de organismos colonizadores como 

Pseudomonas aeruginosa, bem como corticosteroides inalatórios para casos de asma 

associada, antibiótico oral com ação anti-inflamatória e outros medicamentos 

conforme necessidade e gravidade da doença (ATHANAZIO et al., 2017). A FC não 

tem cura, mas diversas terapias estão sendo desenvolvidas nas últimas décadas para 

aliviar os sintomas. Além das citadas acima, podem ser utilizados moduladores da 

CFTR (por exemplo, ivacaftor, lumacaftor, tezacaftor, elexacaftor) e em alguns casos 

considera-se o transplante pulmonar (FAJAC & DE BOECK, 2017). Atualmente, os 

moduladores ivacaftor, lumacaftor + ivacaftor, ivacaftor + tezacaftor e a combinação 

tripla de elexacaftor + ivacaftor + tezacaftor foram aprovados para uso no Brasil, mas 
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somente o ivacaftor vem sendo fornecido pela secretaria de saúde do Rio Grande do 

Sul (ANVISA, 2023; Farmácia Digital, 2023).  

Além da doença pulmonar, outra comorbidade frequente em pacientes com 

FC é a insuficiência pancreática ocasionada pela obstrução dos ductos pancreáticos 

o que impede a secreção das enzimas pancreáticas. O tratamento para esta 

complicação é a terapia de reposição enzimática que é frequentemente utilizada, 

assim como uma dieta rica em proteínas, calorias e gorduras para otimizar os 

parâmetros nutricionais. Ainda, uma suplementação com vitaminas lipossolúveis, 

como as vitaminas A, D, E e K, é essencial para este perfil de paciente. Outra 

complicação é a doença hepatobiliar a qual é manejada com ácido ursodesoxicólico, 

porém seu uso é controverso na literatura (ATHANAZIO et al., 2017). 

Dados do registro brasileiro de fibrose cística (REBRAFC) de 2020 notificaram 

6.112 pacientes com FC no Brasil, sendo 14 destes estrangeiros. O Estado do Rio 

Grande do Sul possui 634 pacientes registrados conforme o Estado de nascimento, 

dado somente inferior a Minas Gerais (711) e a São Paulo (1523). Estes números têm 

aumentado a cada ano, e uma observação importante é de que a população com FC 

no Brasil é predominantemente pediátrica, sendo a média de idade 13,28 (± 11,5) 

(REBRAFC, 2020). 

 

 

Figura 1 – Pirâmide de distribuição etária de indivíduos com FC no Brasil 

Fonte: REBRAFC (2020). 
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A adesão ao tratamento de pacientes crônicos é fundamental, desde a fase 

inicial que exige comprometimento do cuidador até as fases subsequentes, para 

garantir o tratamento adequado e contribuir para que o paciente chegue na fase adulta 

com maior qualidade e expectativa de vida. Um estudo realizado nos Estados Unidos 

em pacientes pediátricos com FC mostrou que uma elevada adesão ao tratamento, 

reduz a morbidade e mortalidade, além de reduzir os custos em saúde por diminuir as 

internações e uso de medicamentos (QUITTNER et al., 2014). 

Entre os fatores citados na literatura que estão relacionados a problemas na 

adesão ao tratamento de pacientes pediátricos com FC enquadra-se a falta de acesso 

ao medicamento, a complexidade do tratamento, dificuldade de engolir os 

comprimidos, problemas sociais, presença ou ausência de sintomas, vergonha de 

administrar os medicamentos em locais públicos, falta de entendimento sobre os 

benefícios dos medicamentos, efeitos adversos da farmacoterapia, além das crenças 

de cada família (MODI & QUITTNER, 2006; GEORGE et al., 2010; NARAYANAN et 

al., 2017). 

Estudos de adesão têm suas limitações devido a indisponibilidade de um 

questionário validado para mensurar essa variável em pacientes especificamente com 

FC. A adesão ao tratamento pode ser verificada através de métodos diretos ou 

indiretos. O método indireto inclui questionários aplicados ao paciente, cuidador ou 

profissional de saúde, registro de dispensação de medicamentos pela farmácia e, 

também o registro de doses por dispositivos eletrônicos ou também a realização de 

um diário pelo paciente. Já, o método direto inclui dosagens séricas de medicamentos 

ou produtos da sua metabolização. O método indireto baseado em autorrelato do 

paciente é mais viável, porém pode superestimar a adesão, enquanto o método direto 

nem sempre tem aplicação viável (Al-HASSANY et al., 2019). 
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2 REVISÃO DA LITERATURA  

 

2.1 FISIOPATOLOGIA 

 

 O gene CFTR foi descoberto em 1989, em Toronto, pelo pesquisador Lap-

Chee Tsui e seu time. A partir deste achado, a estrutura e função deste gene vem 

sendo descritos na literatura, assim como as diferentes classes de mutações e seu 

impacto sobre o fenótipo (BERGERON et al., 2019). 

 A função primária da proteína CFTR é regular o transporte de cloreto (Cl-) 

através das membranas apicais. O transporte de bicarbonato (HCO3-) também ocorre 

através do canal CFTR, influenciando o pH das células epiteliais superficiais e do 

muco. No entanto, o canal CFTR atua indiretamente na regulação de outros canais de 

íon. Atua inibindo o canal epitelial de sódio (ENaC) o que influencia no transporte do 

HCO3-/Cl-. Também influencia o canal de cloreto ativado pelo cálcio e o canal de 

retificação por saída de cloreto (BERGERON et al., 2019; MALL, 2020). 

 De acordo com as mutações genéticas do indivíduo, o canal CFTR pode estar 

ausente ou não funcionando adequadamente. As variantes identificadas no CFTR 

foram divididas em 6 classes, sendo as classes I, II e III associadas às manifestações 

mais graves da doença. 

• Classe I – afeta a síntese da proteína CFTR, resultando na ausência desta 

proteína. 

• Classe II – a proteína CFTR é destruída antes mesmo de chegar às células 

epiteliais. Uma pequena amostra da CFTR anormal chega ao epitélio, mas não 

funciona adequadamente. Podemos destacar a mutação F508del como 

exemplo. 

• Classe III – envolve a redução da abertura do canal. 

• Classe IV – reduz a condutância do canal CFTR, o fluxo de cloreto e 

bicarbonato é reduzido.  

• Classe V – produz um número reduzido de proteína CFTR normal e funcional. 

• Classe VI – gera instabilidade da proteína CFTR na membrana apical das 

células epiteliais (BERGERON et al., 2019; SHTEINBERG et al., 2021).  
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2.2 MANIFESTAÇÕES CLÍNICAS 

 

 A proteína CFTR anormal ou ausente causa acúmulo de muco espesso, que 

bloqueia as vias aéreas, leva a episódios repetidos de infecção e inflamação e resulta 

em danos aos pulmões. A doença pulmonar é a causa mais comum de mortalidade 

em pessoas com FC (FLUME et al., 2007; ENDRES & KONSTAN, 2022). 

 Indivíduos com FC também têm muco espesso no pâncreas, o que limita a 

liberação de enzimas digestivas e leva à dificuldade de digestão dos alimentos, má 

absorção de nutrientes e baixo ganho de peso. Além disso, danos ao pâncreas podem 

levar ao desenvolvimento de diabetes relacionada à FC. Pessoas com FC podem ter 

diarreia crônica e episódios de constipação (ENDRES & KONSTAN, 2022). 

 Outras partes do corpo também podem ser afetadas. A maioria dos homens 

com FC é infértil e as mulheres com FC podem ter dificuldade em engravidar. As 

pessoas com FC geralmente têm sinusite crônica. Além disso, as pessoas com FC 

correm maior risco de desidratação em climas quentes devido ao funcionamento 

anormal de suas glândulas sudoríparas (ENDRES & KONSTAN, 2022). 

 

2.3 TRATAMENTO DA FIBROSE CÍSTICA 

  

 A maioria dos pacientes com FC utiliza medicamentos inalatórios diariamente 

para fluidificar o muco. Antibióticos orais e inalatórios podem ser prescritos para ajudar 

a controlar a infecção, enquanto antibióticos intravenosos são usados para tratar 

exacerbações (ENDRES & KONSTAN, 2022). A terapia com alfadornase está 

relacionada a melhora da função pulmonar em pessoas com fibrose cística e redução 

de exacerbações pulmonares, sendo os eventos adversos mais frequentes a alteração 

da voz e erupção cutânea (YANG & MONTGOMERY, 2021). Como adjuvante no 

tratamento, a solução salina hipertônica inalatória tem sido utilizada como terapia para 

aumentar a hidratação da secreção da superfície das vias aéreas em pacientes com 

FC, melhorando a depuração mucociliar (DONALDSON et al., 2006).  

 Em relação à nutrição, grande parte dos indivíduos com FC requer uma 

alimentação de alto teor energético, utilizam suplementos vitamínicos lipossolúveis e 
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medicamentos de reposição de enzimas pancreáticas em cada refeição (ENDRES & 

KONSTAN, 2022). 

 Quanto aos moduladores CFTR, a primeira classe de medicamentos 

destinados a tratar a causa subjacente da FC, foram disponibilizados em 2011. Os 

moduladores CFTR têm efeitos sobre proteínas CFTR anormais dentro das células e 

melhoram o transporte de cloro. Nos EUA, estima-se que 90% das pessoas com FC 

tenham mutações no gene CFTR que podem responder a moduladores CFTR. Esses 

medicamentos melhoram a função pulmonar, o ganho de peso e a qualidade de vida, 

diminuem os episódios de infecção, e espera-se que melhorem a sobrevida. Em casos 

mais acentuados, um transplante pulmonar duplo pode ser uma opção para alguns 

pacientes com doença pulmonar avançada devido à FC (ENDRES & KONSTAN, 

2022). 

 O papel do ácido ursodesoxicólico no tratamento e prevenção da doença 

hepática associada à FC (DHFC) grave é controverso (Ooi et al., 2011). A DHFC grave 

com hipertensão portal ocorre em apenas 3-5% dos pacientes com FC, sugerindo que 

a maioria dos pacientes com FC com testes bioquímicos com anormalidades no fígado 

não progridem para uma DHFC clinicamente significativa (BARLETT et al., 2009).  As 

diretrizes recomendam o uso de ácido ursodesoxicólico para todos indivíduos com FC 

que têm pelo menos dois dos seguintes itens: hepatomegalia e/ou esplenomegalia; 

bioquímica hepática anormal em pelo menos 3 determinações consecutivas durante 

12 meses; e evidência em ultrassonografia de envolvimento hepatobiliar ou 

hipertensão portal (DEBRAY et al., 2011). O tratamento com ácido ursodesoxicólico 

tem sido associado a melhora bioquímica (COLOMBO et al., 1992), mas benefícios 

em desfechos clinicamente relevantes de hipertensão portal, falha no fígado, 

transplante de fígado ou sobrevivência não foram relatados (Ooi et al., 2011).  

 

2.4 ADESÃO AO TRATAMENTO: DEFINIÇÕES E FATORES ASSOCIADOS 

 

Medir a adesão é um processo complexo e, atualmente, numerosos métodos 

têm sido utilizados. Melhorar a adesão medicamentosa pode ter maior influência na 

saúde da população do que qualquer nova descoberta médica. A adesão às terapias 

prescritas para pacientes com doenças crônicas pode prevenir ou retardar o 
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aparecimento de complicações, reduzir os riscos de hospitalizações e diminuir os 

custos de saúde (BROWN et al., 2016). Uma baixa adesão ao tratamento resulta em 

aumento da morbidade e mortalidade, redução da qualidade de vida e aumento da 

utilização dos cuidados de saúde (QUITTNER et al., 2014). 

Um estudo que englobou os principais pilares do tratamento da FC (nutrição, 

fisioterapia respiratória, exercícios físicos, terapia de reposição enzimática e terapia 

inalatória) mostrou que as taxas de adesão são geralmente baixas e variadas 

dependendo do tipo de tratamento a ser avaliado e o método de avaliação empregado: 

nutrição 22,2-97,5%, fisioterapia respiratória 33,3-91,2%, exercícios físicos 56,8-88%, 

terapia de reposição enzimática 27,4-96,5% e medicamentos inalatórios 31,6-85% 

(O´DONOHOE & FULLEN, 2014). 

A adesão ao tratamento de pacientes com FC é complexa, pois envolve 

diferentes áreas, não só a de medicamentos, e apresenta variações conforme os 

achados na literatura. Em um estudo de Quittner et al. (2014) foi obtida uma taxa 

global bastante baixa (<50%), além de estratificar a adesão conforme o uso de cada 

medicamento: 57% alfadornase, 51% tobramicina, 50% azitromicina, 42% 

colistimetato e 40% solução salina hipertônica. Dependendo da quantidade de 

medicamentos prescritos, há variação na adesão ao tratamento. Quanto menos 

tratamentos prescritos, melhor a taxa de adesão dos pacientes com FC (MODI & 

QUITTNER et al., 2006). 

Atualmente, a adesão ao tratamento com medicamentos para o pulmão é de 

50%. Estudo recente tem relacionado a baixa adesão ao tratamento medicamentoso 

com aumento do tempo da internação, alto custo com as exacerbações respiratórias, 

aumento das hospitalizações, aumento do número de exacerbações respiratórias que 

requer antibióticos intravenosos e menor função pulmonar basal (EAKIN & RIEKERT 

et al., 2017).  

Estudo desenvolvido por Wertz et al. (2011) comparou o número de ciclos 

realizados com tobramicina e os custos em saúde, conclui-se que o aumento dos 

custos das prescrições no grupo com alta adesão foi compensado por reduções no 

número de internações. Os ciclos com tobramicina estão relacionados com menos 

consultas médicas e hospitalizações. Em outro estudo, indivíduos que receberam 

mais do que quatro ciclos de tobramicina inalatória tiveram menos hospitalizações e 
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uma maior adesão esteve relacionada com menos custos ambulatoriais. Este mesmo 

estudo mostrou uma redução de 60% no risco de hospitalização para pessoas que 

aderiram ao tratamento, e mostrou uma relação entre o baixo uso de medicamentos 

crônicos e o aumento de exacerbações que requerem terapia intravenosa 

(BRIESACHER et al., 2011). Em relação a alfadornase, a adesão é geralmente baixa 

entre os pacientes com FC e uma adesão elevada está associada com a redução do 

tempo de internação (NASR et al., 2013). 

 Resultados do estudo de Modi e Quittner (2006) indicam que intervenções para 

melhorar a adesão devem ser focadas nas identificações de barreiras para cada 

paciente individualmente. 

 

2.5 BARREIRAS PARA A ADESÃO AO TRATAMENTO 

 

Existem várias barreiras para a adesão ao tratamento como fatores 

relacionados ao custo de algum tratamento, via de administração, complexidade da 

farmacoterapia, atraso nos processos administrativos de autorização de aquisição 

dos medicamentos, fatores individuais como a depressão, crenças sobre 

medicamentos, conhecimento, tempo para gerenciar e organizar o tratamento no 

domicílio, comunicação pobre entre paciente e equipe, e tratamento não planejado. 

Além disso, a adesão parece diminuir com o aumento da idade do indivíduo, pacientes 

adolescentes aderem menos ao tratamento medicamentoso em relação aos pacientes 

menores. Assim como pacientes que estão iniciando a vida adulta, devido a fatores 

como o início de carreira, relacionamentos pessoais, transição da equipe de saúde 

(NARAYANAN et al., 2017). 

Em relação a barreiras específicas da doença, os pais ou cuidadores de 

crianças com FC identificam comportamentos de oposição, esquecimento e 

dificuldades no gerenciamento do tempo, por exemplo no tratamento da desobstrução 

das vias aéreas e frequência de uso das enzimas. Além disso, as crianças enfrentam 

dificuldade em engolir comprimidos dependendo da idade e na aceitação da 

palatabilidade dos medicamentos (MODI & QUITTNER, 2006). 

 Outra barreira identificada na literatura está relacionada a fisioterapia 

respiratória que envolve a falta de interesse, motivação, tempo, cansaço, 



22 
 

 
 

compromisso e de reconhecimento dos benefícios dos exercícios respiratórios 

(QUITTNER et al., 2014; SANTUZZI et al., 2020). 

 

2.6 A IMPORTÂNCIA DA NUTRIÇÃO NA FIBROSE CÍSTICA 

 

Um bom estado nutricional no período da infância está relacionado com uma 

melhor função pulmonar, sendo importante as intervenções nutricionais precoces para 

evitar perda da capacidade pulmonar (SANDERS et al., 2015) e progressão da doença 

pulmonar o que pode reduzir, consequentemente, a frequência e a gravidade das 

exacerbações na FC (STALLINGS et al., 2008; HOLLANDER et al., 2014). Além disso, 

um bom estado nutricional também é considerado um importante marcador 

prognóstico de sobrevida (FOGARTY et al., 2012). 

A nutrição é um dos pilares do tratamento da FC, sendo descrito na literatura 

inicialmente que uma dieta rica em gordura, hipercalórica, e uma reposição adequada 

de enzimas pancreáticas estão associadas a maior sobrevida (COREY et al., 1988). 

Diversos estudos têm evidenciado a importância da nutrição para pacientes com FC, 

observando-se que a relação do estado nutricional com função pulmonar estava 

correlacionada com a massa muscular (CHAVES et al., 2015; ALVAREZ et al., 2016) 

e que a estatura estava associada com sobrevida, sugerindo que déficit de 

crescimento, especialmente em fases iniciais da vida tinham repercussões no 

desenvolvimento pulmonar (BEKER et al., 2001).  

Em 2002, os consensos de nutrição já recomendavam que os pacientes 

deveriam manter a relação do peso para estatura (P/E) ou o índice de massa corporal 

para idade (IMC/I) igual ou superior ao percentil 25 (BOROWITZ; BAKER; 

STALLINGS, 2002; SINAASAPPEL et al., 2002). No entanto, em 2008, Stallings e 

colaboradores, relacionando os dados dos registros americanos de FC de 2005, 

observaram forte associação do estado nutricional com função pulmonar 

estabelecendo a meta do P/E ou IMC/I acima ou igual ao percentil 50 para lactentes 

e crianças e adolescentes de 2 a 18 anos, respectivamente (STALLINGS et al., 2008). 

Com base nesse estudo, as diretrizes de FC passaram a recomendar que os 

pacientes com FC alcancem padrão de crescimento semelhante à mediana da 
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população sadia (BOROWITZ et al., 2009; LAHIRI et al., 2016; TURCK et al., 2016; 

VAN DER HAAK et al., 2019).  

Dieta hipercalórica, hiperproteica e rica em gorduras tem sido recomendada 

para esses pacientes e está associada com melhor crescimento, função pulmonar e 

sobrevida (SAVANT & MCCOLLEY, 2019). Por outro lado, a preocupação com 

sobrepeso, obesidade e suas consequências têm sido tema de estudos nos últimos 

anos (DEL CIAMPO; SAWAMURA; MACHADO FERNANDES, 2013).  
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3 JUSTIFICATIVA 

 

Este estudo foi motivado pelo fato de não haver relatos em nosso centro de 

referência em FC de avaliação da adesão a terapia de reposição enzimática, vitaminas 

e outros medicamentos em pacientes pediátricos. Além disso, faltam estudos que 

utilizem questionários validados de adesão em pacientes pediátricos com FC e 

correlacionem com o escore clínico de Shwachman-Kulczycki e o escore radiológico 

de Bhalla. A quantificação da baixa adesão às recomendações terapêuticas é 

interessante para desenvolver estratégias junto a equipe multiprofissional para 

melhorar a adesão ao tratamento e a do paciente.  

Estudos mostram que a adesão ao tratamento é importante na sobrevida do 

paciente. A adesão é relativamente ruim em pacientes pediátricos com doença 

pulmonar, como a fibrose cística, devido à intensidade e complexidade do regime 

terapêutico. Essa falta de adesão ao tratamento contribui para o prolongamento do 

tempo de internação, maior ocorrência de exacerbações pulmonares e perda da 

função pulmonar, podendo levar a óbito (NARAYANAN et al., 2017).   
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4 HIPÓTESE(S) 

 

Supomos que: 

a) a taxa de adesão medicamentosa é baixa. 

b) a adesão pode estar reduzida por pouco suporte da rede familiar. 
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5 OBJETIVOS 

 

5.1 GERAL 

 

Avaliar a adesão ao tratamento medicamentoso em pacientes pediátricos, 

incluindo todas as faixas etárias (0 a 18 anos), com fibrose cística atendidos em um 

centro de referência no sul do Brasil.  

 

5.2 ESPECÍFICOS 

 

- Verificar o perfil socioeconômico do paciente; 

- Correlacionar as variáveis independentes, adesão ao tratamento medicamentoso e 

frequência de retirada dos medicamentos, com as variáveis dependentes, nutricionais 

e clínicas. 
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6 METODOLOGIA 

 

6.1 DELINEAMENTO 

 

Estudo observacional, transversal.  

 

6.2 LOCAL  

  

 Ambulatório de Pneumologia Infantil do Hospital de Clínicas de Porto Alegre. 

 

6.3 POPULAÇÃO E AMOSTRA  

 

Foram incluídos neste estudo pacientes pediátricos com diagnóstico de FC de 

0 a 18 anos em acompanhamento no ambulatório de pneumologia infantil do Hospital 

de Clínicas de Porto Alegre (HCPA).  

Os pacientes que não retiram os medicamentos na farmácia do Estado do Rio 

Grande do Sul foram excluídos deste estudo pelo fato do sistema de registro da 

farmácia ser dentro do Estado do Rio Grande do Sul.   

Atualmente, são acompanhados aproximadamente 120 pacientes pela equipe 

de FC pediátrica do HCPA. O n estimado foi de 85 indivíduos para um coeficiente de 

correlação mínimo de 0,3 entre as variáveis independentes (adesão ao tratamento e 

frequência de retirada dos medicamentos) e os desfechos clínico-nutricionais. 

 

6.4 COLETA E ANÁLISE DOS DADOS 

 

Os pacientes elegíveis foram convidados a participar do estudo no momento 

do check-up anual no período de outubro de 2021 a outubro de 2022. Após a 

assinatura do termo de consentimento livre e esclarecido pelo responsável e do termo 

de assentimento para pacientes maiores de 10 anos, foi aplicado um questionário 

validado e traduzido em português para avaliar a adesão ao tratamento 

medicamentoso, o Brief Medication Questionnaire (BMQ) que foi respondido pelo 

cuidador e/ou paciente acima de 10 anos de idade (anexo A), e um questionário 
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socioeconômico (anexo B). O BMQ é um questionário validado, mas não específico 

para FC visto que não foi encontrado na literatura um instrumento para a doença, e 

foi escolhido por avaliar três níveis de problemas relacionados a adesão: potencial 

não adesão, barreiras de crenças e barreiras de recordação (SVARSTAD et al.,1999; 

BEN et al., 2012; ABEP, 2020). 

Posteriormente foi preenchido o instrumento de coleta (apêndice C) pelas 

informações dos prontuários do paciente e verificada a frequência das retiradas dos 

medicamentos na farmácia do Estado, consultando o sistema de administração de 

medicamentos (AME) para os seguintes medicamentos: ácido ursodesoxicólico, 

alfadornase, enzimas pancreáticas, polivitamínico, colistimetato inalatório, 

tobramicina inalatória e/ou outro. Este sistema possibilita ao farmacêutico, verificar a 

data e a quantidade de medicamento (número de cápsulas, comprimidos, ampolas ou 

frascos) fornecidos por mês na unidade de referência do paciente. O registro foi obtido 

dos últimos doze meses que antecedem a inclusão do paciente neste estudo. Utilizou-

se os dados do AME para calcular a taxa de posse de medicamentos (MPR), dividindo-

se o número de dias do medicamento fornecido durante o período observado pelo 

número de dias no período observado. A MPR foi calculada para cada medicamento 

e, em seguida, calculou-se a média de um MPR composto (CMPR) para cada 

paciente. O CMPR foi categorizado como baixa (<0,50), moderada (0,50-0,80) ou alta 

(>0,80) adesão ao tratamento (QUITTNER et al., 2014). 

Quanto aos parâmetros nutricionais, foi realizada a avaliação antropométrica 

do paciente pelo nutricionista da equipe como rotina. Os dados coletados na consulta 

foram peso, estatura, índice de massa corporal (IMC), peso para idade (P/I), estatura 

para idade (E/I) e índice de massa corporal para idade (IMC/I), usando-se como 

critério o escore-Z e o percentil de acordo com os padrões de crescimento da OMS. 

Os pacientes foram classificados de acordo com o diagnóstico nutricional 

(desnutrição, risco nutricional, eutrófico, risco para sobrepeso ou sobrepeso) 

(DE ONIS & ONYANGO, 2008). 

O estado clínico do paciente foi avaliado pelo médico pneumologista através 

do escore de Shwachman-Kulczycki (SK). O escore SK (anexo C) é dividido em quatro 

domínios (atividade geral, exame físico, nutrição e achados radiológicos) que são 

pontuados entre 5 e 25, de acordo com o grau de comprometimento. O escore SK vai 
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até 100 pontos, sendo os escores mais altos associados a melhor condição clínica 

(SHWACHMAN & KULCZYCKI, 1958; FREIRE et al., 2008). 

Para aqueles pacientes com tomografia computadorizada disponível foi 

aplicado o escore de Bhalla (anexo D), avaliado pelo médico radiologista (BHALLA et 

al., 1991; FOLESCU et al., 2012). 

A função pulmonar foi avaliada pela espirometria do paciente conforme dados 

médicos mais atuais. Foi verificada a capacidade vital forçada (CVF), volume 

expiratório forçado no primeiro segundo (VEF1) e razão VEF1/CVF.  

Em relação a colonização bacteriana, verificou-se o último escarro do 

paciente ou swab de orofaringe, sendo considerados colonizados cronicamente de 

acordo com os critérios de Lee, os pacientes com mais de duas amostras positivas 

para Pseudomonas aeruginosa no período de 6 meses (LEE et al., 2004). 

 

6.5 VARIÁVEIS ANALISADAS 

 

- Adesão ao tratamento medicamentosa; 

- Frequência das retiradas dos medicamentos na farmácia do Estado; 

- Peso para idade (P/I); 

- Estatura para idade (E/I); 

- Índice de massa corporal para idade (IMC/I); 

- Colonização bacteriana (escarro ou swab de orofaringe); 

- Escore de Shwachman-Kulczycki (SK); 

- Escore de Bhalla; 

- Capacidade vital forçada (CVF); 

- Volume expiratório forçado no primeiro segundo (VEF1); 

- Razão VEF1/CVF; 

- Data da última internação por exacerbação respiratória; 

- Paciente em uso de antibiótico no momento atual.   
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6.6 ANÁLISE ESTATÍSTICA 

 

Todos os dados foram compilados e organizados em uma planilha Excel e, 

posteriormente, submetidos e analisados no programa de estatística Statistical 

Package for the Social Sciences (SPSS) versão 20.0. Os dados foram armazenados 

em computador pessoal e no Google Drive.  

As variáveis quantitativas foram calculadas pela média e desvio padrão ou 

mediana e intervalo interquartil. As variáveis qualitativas foram descritas por 

frequências absolutas e relativas. O teste qui-quadrado foi utilizado para as amostras 

independentes, como a frequência de retirada dos medicamentos (classificada em 

dois grupos: alta adesão ou moderada/baixa adesão) e a adesão aos medicamentos 

(adesão/não adesão). Para as correlações das variáveis independentes com as 

demais variáveis foi realizada uma análise multivariável. Foi realizada correlação entre 

adesão ao tratamento e dados da espirometria (VFE1, CVF e VFE1/CVF), correlação 

entre adesão ao tratamento e escore SK, correlação entre adesão ao tratamento e 

escore de Bhalla, correlação entre adesão ao tratamento e desfechos nutricionais (P/I, 

E/I e IMC/I) 

 

6.7 CONSIDERAÇÕES ÉTICAS 

 

O estudo foi submetido por meio da plataforma Brasil, e aprovado pelo comitê 

de ética em pesquisa (CEP) do Hospital de Clínicas de Porto Alegre e teve a 

coparticipação da Secretaria Estadual da Saúde do Rio Grande do Sul (SES/RS). A 

SES/RS foi incluída como coparticipante do estudo, sendo este estudo encaminhado 

e aprovado também pelo comitê de ética da escola de saúde pública do RS (ESP/SES-

RS). Número do CAAE: 43446721000005327.  
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7 RESULTADOS   

7.1 ARTIGO 1 
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8 CONCLUSÕES  

 

A adesão à farmacoterapia dos pacientes pediátricos com FC é baixa devido à 

complexidade do tratamento, às barreiras de acesso, de recordação e de crenças 

negativas. Além disso, um percentual significativo de pacientes deixou de utilizar 

algum medicamento recomendado pela equipe médica, sendo necessária a 

implementação de ferramentas para melhorar a adesão ao tratamento e o uso correto 

dos medicamentos nesta população. Apesar do estado clínico da maioria dos 

pacientes estar entre o estado bom e excelente nesta faixa etária entre 0 a 18 anos, 

aqueles com desnutrição/risco nutricional ou com um SK desfavorável devem servir 

de alerta para uma possível intervenção da equipe multiprofissional na adesão à 

farmacoterapia. 
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9    CONSIDERAÇÕES FINAIS 

 

Esse estudo encontrou dados de adesão ao tratamento medicamentoso em 

crianças e adolescentes com FC que estão de acordo com os achados na literatura. 

Além disso, ficou evidente o impacto da adesão ao tratamento em relação a nutrição 

do paciente com FC. Porém, mais estudos são necessários para avaliar a adesão, 

principalmente às dietas ou fórmulas, conforme faixa etária e em diferentes centros. 

 Obviamente, conforme a idade do paciente, há progressão da doença e isso faz 

parte do espectro da doença, devendo-se pensar maneiras e intervenções para 

melhorar a adesão ao tratamento, impactando na qualidade de vida dos pacientes. 

Esse estudo tem como principal limitação o fato de ter sido um estudo transversal, 

bem como a avaliação realizada ser somente do tratamento com os medicamentos, 

não sendo avaliada a adesão à fisioterapia, exercícios físicos e dieta. Como pontos 

fortes, pode-se citar ter sido utilizado dois instrumentos para avaliação da adesão, 

sendo um questionário já bem consolidado e validado. 
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APÊNDICE A – TERMO DE CONSENTIMENTO LIVRE E ESCLARECIDO 

 

No do projeto: 2021-0070 

CAAE: 43446721000005327  

 

Título do Projeto “Avaliação da adesão ao tratamento medicamentoso em 

crianças e adolescentes com Fibrose Cística e fatores clínicos e nutricionais 

associados” 

 

Convite a participar do estudo 

Gostaríamos de convidar o paciente pelo qual você é responsável a participar 

do presente estudo que deseja avaliar a adesão ao tratamento medicamentoso, perfil 

socioeconômico, função pulmonar e estado nutricional dos pacientes com fibrose 

cística (FC), em acompanhamento no ambulatório de pneumologia do Hospital de 

Clínicas de Porto Alegre. A avaliação consiste na aplicação de um questionário para 

avaliação da adesão à terapia medicamentosa (Brief Medication Questionnaire - BMQ) 

e de uma avaliação socioeconômica.  

Procedimentos do estudo 

Após a assinatura deste termo, a pesquisadora aplicará um questionário de 

adesão terapêutica e avaliação socioeconômica. Os demais dados do paciente serão 

coletados do prontuário, como:  

- Avaliação nutricional: realizada junto a consulta da Nutrição no ambulatório da zona 

04 com medidas de peso, estatura e índice de massa corporal (IMC). 

- Espirometria: exame realizado de rotina nos pacientes com FC. É um método, 

simples, rápido, indolor e não invasivo e que pode apresentar desconforto mínimo. 

Será verificada a capacidade vital forçada (CVF), volume expiratório forçado no 

primeiro segundo (VEF1) e razão VEF1/CVF. 

- Imagens radiológicas de tórax solicitadas conforme o perfil do paciente e 

necessidade. Para aqueles pacientes com tomografia computadorizada disponível 

será aplicado o escore de Bhalla. 

Posteriormente será verificada a frequência das retiradas dos medicamentos 

na farmácia do Estado, consultando o sistema de administração de medicamentos 

(AME) para os seguintes medicamentos: ácido ursodesoxicólico, alfadornase, 

enzimas pancreáticas, polivitamínico, colistimetato inalatório, tobramicina inalatória 

e/ou outro. 

Benefícios, riscos e/ou desconfortos associados à participação no estudo 

Os pacientes deste estudo não terão benefício individual com o preenchimento 

dos questionários. O potencial benefício que o trabalho vai proporcionar para o grupo 
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de pacientes com FC será através do aumento do conhecimento sobre o assunto 

estudado.  

Não são conhecidos riscos pela participação do estudo. O preenchimento do 

questionário de adesão e do questionário socioeconômico leva em média 15 minutos 

e poderá ter um potencial desconforto relacionado a alguma pergunta do questionário 

pela verificação da adesão ao tratamento medicamentoso e situação socioeconômica. 

Voluntariedade 

A participação no estudo é totalmente voluntária. Caso você não queira que o 

paciente pelo qual você é responsável participe do estudo, ou deseja desistir após o 

início, não haverá alteração no tratamento. 

Ressarcimento 

Não está previsto qualquer pagamento pela participação do paciente pelo qual 

você é responsável na pesquisa. Da mesma forma ele(a) também não terá qualquer 

custo com os procedimentos realizados durante a pesquisa. 

Confidencialiade 

O nome do paciente pelo qual você é responsável não será identificado quando 

da divulgação dos resultados, assim como as informações obtidas serão vinculadas a 

presente pesquisa. 

Esclarecimentos e contatos 

Os dados coletados durante a pesquisa serão sempre tratados 

confidencialmente. Os resultados serão apresentados de forma conjunta, sem a 

identificação dos participantes, ou seja, os nomes não aparecerão na publicação dos 

resultados. O pesquisador responsável por esta pesquisa é o Prof. Paulo José 

Cauduro Maróstica, do Serviço de Pneumologia Pediátrica, do Hospital de Clínicas de 

Porto Alegre, que pode ser encontrado pelo telefone (51) 3359-8241, e estará à 

disposição para esclarecimento de dúvidas. O Comitê de Ética em Pesquisa também 

poderá ser contatado pelo e-mail cep@hcpa.edu.br ou telefone (51) 3359-7640, das 

8 às 17 horas, em caso de dúvidas sobre seus direitos enquanto participante de 

pesquisa. 

Pelo presente Termo de Consentimento Livre e Esclarecido, declaro que 

autorizo a participação do paciente sob minha responsabilidade nesta pesquisa, pois 

fui informado (a), de forma clara e detalhada, livre de qualquer forma de 

constrangimento e coerção, dos objetivos, da justificativa e dos procedimentos que 

serão realizados. O termo de consentimento será assinado em duas vias, uma ficando 

com o responsável do participante e a outra com o pesquisador.

 

_______________________________ 

Nome do participante da pesquisa 

 

_______________________________ 

Nome do responsável 

 

_______________________________

Assinatura 

 

______________________________ 

Nome do pesquisador que aplicou o 

termo 

_______________________________ 

mailto:cep@hcpa.edu.br
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Assinatura 

 

_______________________________ 

Local e data 

APÊNDICE B - TERMO DE ASSENTIMENTO (TALE) 

 
No do projeto: 2021-0070 
CAAE: 43446721000005327  
 

Você está sendo convidado a participar da pesquisa “Avaliação da adesão ao 
tratamento medicamentoso em crianças e adolescentes com Fibrose Cística e 
fatores clínicos e nutricionais associados”. Queremos saber sobre a adesão ao 
seu tratamento com os medicamentos da fibrose cística, verificar a sua função 
pulmonar e o seu estado nutricional.  

Você só precisa participar da pesquisa se quiser, é um direito seu e não terá 
nenhum problema se desistir. As crianças que irão participar desta pesquisa têm de 0 
a 18 anos de idade.  Esta pesquisa será realizada no Hospital de Clínicas de Porto 
Alegre e inclui o preenchimento de um questionário para avaliação da adesão à terapia 
com seus medicamentos e uma avaliação socioeconômica. Os demais dados serão 
coletados do seu prontuário, como: peso, estatura e índice de massa corporal (IMC); 
dados da espirometria; imagens radiológicas de tórax. Posteriormente será verificada 
a retirada dos seus medicamentos no último ano na farmácia do Estado. 

Este estudo é considerado seguro, mas é possível ocorrer cansaço ou 
aborrecimento ao responder os questionários, ou o risco de quebra de sigilo. Caso 
aconteça algo errado, você pode nos procurar pelos telefones que tem no final deste 
texto. Mas há coisas boas que podem acontecer como proporcionar para o grupo de 
pacientes com fibrose cística, o aumento no conhecimento sobre o assunto estudado. 
Medidas serão tomadas para reduzir os riscos de aborrecimento e cansaço ao 
responder os questionários, garantindo local reservado e liberdade para não 
responder questões constrangedoras. O pesquisador estará atento aos seus sinais de 
desconforto.  

Ninguém saberá que você está participando da pesquisa; não falaremos a 
outras pessoas, nem daremos a estranhos as informações que você nos der. Os 
resultados da pesquisa vão ser publicados em uma revista científica após finalizar o 
estudo, mas sem identificar as crianças que participaram.  

O pesquisador responsável por esta pesquisa é o Professor Paulo José 
Cauduro Maróstica, do Serviço de Pneumologia Pediátrica, do Hospital de Clínicas de 
Porto Alegre, que pode ser encontrado pelo telefone (51) 3359-8241, e estará à 
disposição para esclarecimento de dúvidas.  

Eu ___________________________________ aceito participar da pesquisa. 
Entendi as coisas ruins e as coisas boas que podem acontecer. Entendi que posso 
dizer “sim” e participar, mas que, a qualquer momento, posso dizer “não” e desistir e 
que ninguém vai ficar com raiva de mim. Os pesquisadores tiraram minhas dúvidas e 
conversaram com os meus responsáveis. Recebi uma cópia deste termo de 
assentimento e li e concordo em participar da pesquisa.  

_______________________________ 

Assinatura do participante da pesquisa 

 

_______________________________ 

Pesquisador que aplicou o termo 

 
_______________________________ 

Assinatura do pesquisador 
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_______________________________
Local e data
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APÊNDICE C – INSTRUMENTO DE COLETA DE DADOS 

 

Data: ___/___/____ 
 
 

Nome do Paciente:_______________________ Prontuário:____________________ 
Data de nascimento:___/___/____ Sexo: ( ) M ( ) F  Raça:______________________ 
Responsável:__________________ (  ) Mãe (  ) Pai (  ) outro: ___________________ 
Idade do diagnóstico:______________ Procedência:__________________________ 
Identificação Genética: ( )sim  ( )não Mutações: __________________________ 
Outras comorbidades:__________________________________________________ 

 

 

1. Colonização bacteriana:  
 
(   ) Nenhuma    (   ) MSSA    (   ) MRSA    (   ) Pseudomonas aeruginosa  
(   ) Burkholderia cepacia   (    ) outro: ____________________________ 
 
 
2. Avaliação antropométrica:  
 
Idade:____________ Peso:___________ Estatura: __________ IMC: ________ 
 
 

 Percentil Escore-Z 

P/I   

E/I   

IMC   
 
 
Diagnóstico Nutricional:  
 
(  ) Desnutrição (  ) Risco Nutricional  (  ) Eutrófico  (  ) Risco para Sobrepeso 
(  ) Sobrepeso   
 
 
3. Avaliação Pulmonar:  
 
VEF1: ________________ CVF: ________________ VEF1/CVF: ___________ 
Exacerbação Pulmonar: Uso de antibiótico: ( ) Sim ( ) Não   
Período: ___/___/____ a ___/___/____ 
Número de dias:__________________ 
Última Internação: ( ) Sim ( ) Não  
Período: ___/___/____ a ___/___/____  
Número de dias:__________________ 
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ANEXO A – BRIEF MEDICATION QUESTIONNAIRE VERSÃO EM PORTUGUÊS 

 

 

Fonte: Ben et al. (2012). 
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ANEXO B – AVALIAÇÃO SOCIOECONÔMICA 

 

 

Fonte: Associação brasileira de empresas de pesquisa – ABEP (2020). 
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ANEXO C – ESCORE DE SHWACHMAN-KULCZYCKI 

 

 

Fonte: Freire et al. (2008). 
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ANEXO D – ESCORE DE BHALLA  

 

 
SBP: Segmentos Broncopulmonares. 

 

Fonte: Folescu et al. (2012). 

 


