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Editorial

O uso de alfadornase em pacientes com fibrose cística
Dornase alpha use in patients with cystic fibrosis
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A fibrose cística (FC) é doença autossômica recessiva com 
incidência estimada de um para 7.500 nascidos vivos no 
Brasil, variando em diferentes estados(1) . O gene em questão 
codifica uma proteína chamada de cystic fibrosis transmem-
brane conductance regulator (CFTR), envolvida no transporte 
transepitelial de íons e, ultimamente, de água. Acomete, 
assim, os órgãos epiteliais, cujas secreções são espessadas, 
com consequente obstrução e surgimento das alterações 
clínicas clássicas.

Nos brônquios, as secreções espessadas predispõem 
ao surgimento de infecção, que leva a um círculo vicio-
so de aumento da obstrução e da tendência a infecções 
recorrentes. Cerca de 10% do escarro, nesses pacientes, 
é constituído de DNA, principalmente proveniente dos 
leucócitos que migram para a luz brônquica para combater 
a infecção(2). 

Dentro dessa perspectiva, o uso de mucolíticos efica-
zes sempre foi almejado para um melhor manejo da FC, 
visando à melhora na qualidade de vida e à redução da 
morbidade associada. 

Há cerca de duas décadas, a alfadornase tem sido 
recomendada para uso em pacientes com FC. Sua ação, 
clivando o DNA, fluidifica secreções, mostrando-se eficaz 
para reduzir o declínio da função pulmonar e diminuir 
o número de exacerbações pulmonares, conforme ensaio 
clínico randomizado publicado em 1994(3). 

Posteriormente, outros ensaios demonstraram que a 
droga era eficaz para reduzir exacerbações pulmonares e 
melhorar outros desfechos funcionais, mesmo em pacientes 

com doença pulmonar incipiente, ainda com parâmetros 
funcionais normais(4-9).

A comprovada efetividade da alfadornase em tais condi-
ções fez com que a mesma fosse incluída em consensos de  
manejo da doença pulmonar da FC para crianças acima  
de seis anos de idade(10,11). 

Nesta edição da Revista Paulista de Pediatria, Rozov et al. 
apresentam um elegante estudo, no qual agregam evidência 
para o uso de alfadornase em crianças e adolescentes com 
FC(12). O estudo multicêntrico brasileiro avaliou pacientes 
acima de cinco anos de idade, que ainda não recebiam o 
fármaco. 

A FC é uma doença genética com evolução influenciada 
por fatores ambientais. Nesse sentido, há mérito no referido 
estudo, uma vez que demonstra benefício da alfadornase 
em pacientes brasileiros, no que diz respeito à redução 
de atendimentos em emergência, um desfecho associado 
à qualidade de vida. Anteriormente, os autores já haviam 
publicado resultados de qualidade de vida nesses mesmos 
indivíduos, demonstrando melhora em diversos domínios 
após a introdução da medicação(13). 

Como limitação do estudo, tem-se o fato de o delineamen-
to ser não controlado. Há limitações inerentes aos estudos 
desse tipo antes e depois. Pacientes monitorados em pesquisas 
tendem a ser mais aderentes e sujeitos ao efeito placebo.  
No entanto, restrições éticas absolvem os autores quanto à 
escolha do desenho, uma vez que já havia evidências do be-
nefício da droga em maiores de seis anos, desaconselhando-se 
um grupo controle com uso de placebo. 
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