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Vivir con fibrosis quistica

Una guia completa para pacientes, cuidadores y la comunidad

Elaborada por Americas Health Foundation (AHF) con un patrocinio de Vertex.

Esta guia tiene fines exclusivamente educativos y de autoaprendizaje, y no sustituye el
asesoramiento, el diagnostico ni el tratamiento médicos profesionales. Consulte siempre a
profesionales sanitarios cualificados ante cualquier duda o decision relacionada con el
cuidado de la fibrosis quistica.

Qué abarca esta guia

Seccién 1: Comprender la fibrosis quistica
Modulo 1: Bienestar y apoyo
o Moduladores: acceso e impacto en la calidad de vida de los pacientes
o Retos psicosociales
o Retos especificos segun la edad (nifios, adolescentes, adultos)
o Estrategias para manejar la ansiedad, la depresion y el aislamiento social
e Modulo 2: Sistemas de apoyo familiar
o Buenas practicas
o Redes de apoyo
e Moddulo 3: Educacion del paciente y adherencia al tratamiento
Acceso equitativo
Cumplimiento del tratamiento
Estrategias de afrontamiento
Nutricion y suplementos
Terapia respiratoria
Registro de pacientes
Guia de referencia para emergencias
Herramientas practicas: Mis plantillas de FQ
Guia del sistema por paises
Glosario ampliado

o O O O O

Coémo utilizar esta guia

Esta guia esta disefiada como un recurso independiente; no requiere acceso a Internet. Tenla
a mano como referencia para el manejo de la FQ, basada en la opinion de expertos. Completa
las plantillas personales con tu equipo de atencion meédica y comparte las secciones
pertinentes con tu colegio, lugar de trabajo y familia.
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SECCION 1: ENTENDER LA FIBROSIS QUISTICA

¢ Qué es la fibrosis quistica?

La fibrosis quistica (FQ), también llamada mucoviscidosis, es una enfermedad crénica
hereditaria causada por mutaciones en el gen CFTR. Este gen produce una proteina que
regula el movimiento de la sal y el agua en las células. Cuando la proteina es defectuosa, se
acumula en los pulmones, el pancreas, el higado y el sistema digestivo un moco entre 30 y
60 veces mas espeso de lo normal, lo que provoca infecciones, inflamacion y dafio organico
progresivo.

Causa: La FQ es autosémica recesiva: ambos padres deben ser portadores de un gen CFTR
mutado para que un nifio padezca FQ. Si ambos padres son portadores, cada embarazo tiene
un 25 % de probabilidades de que el bebé padezca FQ, un 50 % de probabilidades de que
sea portador y un 25 % de probabilidades de que no presente ninguna de las mutaciones.

Sintomas principales: Tos crénica con secreciones, neumonia y bronquitis recurrentes,
dificultad para ganar peso, heces grasas y malolientes, problemas digestivos y piel
caracteristicamente salada.

Diagnéstico: cribado neonatal (prueba de puncion en el talén con IRT), confirmado mediante
prueba de cloruro en sudor, seguida de secuenciacion genética del gen CFTR, que también
es esencial para determinar la idoneidad para la terapia con moduladores.

Tratamiento: Actualmente no existe cura, pero el tratamiento ha avanzado
significativamente. Incluye moduladores del CFTR, medicamentos para fluidificar la
mucosidad, antibidticos, enzimas pancreaticas, fisioterapia respiratoria y apoyo nutricional.

La FQ afecta a los pulmones, el pancreas, el higado y el sistema digestivo, lo que requiere
un seguimiento especializado continuo por parte de un equipo de atencién multidisciplinario.

Herencia: como se transmite la FQ

Cada cuadro a continuacion representa la probabilidad para cada hijo cuando AMBOS padres
son portadores (no afectados, pero portadores de un gen CFTR mutado):

25 % FQ Portador 25 % No afectado
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MODULO 1: BIENESTAR Y APOYO

1.1 Moduladores: Acceso e impacto en la calidad de vida de
los pacientes

Moduladores del CFTR: qué son y qué ha cambiado

Los moduladores de CFTR son el avance mas significativo en la historia de la FQ. A diferencia
de los tratamientos anteriores, que solo controlaban los sintomas, los moduladores abordan
el defecto proteico subyacente, la causa fundamental de la FQ. No funcionan para todo el
mundo: la idoneidad depende de la mutacion especifica de CFTR de cada paciente, por lo
que las pruebas genéticas son esenciales.

Evolucion del tratamiento con moduladores

o Kalydeco (ivacaftor, 2012): primer modulador; indicado para aproximadamente el 4
%-5 % de los pacientes; dirigido a la mutacién G551D y mutaciones relacionadas

o Orkambi (lumacaftor/ivacaftor, 2015): mayor cobertura de mutaciones

o Trikafta / Kaftrio (elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor, 2019): cubre aproximadamente
el 90 % de las mutaciones elegibles; el avance mas significativo hasta la fecha

o Alyftrek (2024): la opcion mas reciente, amplia la cobertura de mutaciones elegibles
con 94 mutaciones adicionales y ofrece una dosificacion de una vez al dia para los
pacientes elegibles

[Impacto clinico documentado: Datos preliminares y no publicados que comparan
a 50 nifos latinoamericanos monitoreados en Estados Unidos (Texas Children’s
Hospital, Houston) con 50 ninos mexicanos tratados en el Hospital Infantil de
Meéxico Federico Gomez sugieren diferencias notables en tres areas clave: estado
nutricional, funcién pulmonar y puntuaciones de calidad de vida. Los nifios con
acceso a moduladores de CFTR mostraron resultados sustancialmente mejores en
todos los ambitos.]

«La diferencia fue francamente significativa en las tres areas: nutricion, funcion
pulmonar y cuestionario de calidad de vidax.

- Dr. José Luis Lezana Fernandez, director médico de la Asociacion Mexicana de Fibrosis
Quistica, México

«Lo primero que nos dicen, en menos de una semana, es que la tos y las secreciones
disminuyen de manera significativax.
- Dra. Catalina Vazquez, neumoéloga pediatrica, Colombia

«Es una revolucién. No hay otra forma de describirlo. Estamos asistiendo a un cambio
radical en el panoramay.

- Cristiano Silveira, director de Politicas Publicas y Defensa, Instituto Unidos pela Vida (IUV),
Brasil
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Quién cumple los requisitos: El paciente debe tener al menos una mutacién CFTR
elegible. Se requiere secuenciacion genética para determinar la elegibilidad.
Pregunte a su especialista en FQ si se han secuenciado sus mutaciones y si puede
cumplir los requisitos.

Desigualdad en el acceso entre paises

La aprobacion reglamentaria de un medicamento no garantiza que los pacientes puedan
acceder a él. En toda América Latina, la brecha entre la aprobacion y el acceso en la practica
es uno de los retos mas urgentes en la atencion de la FQ.

Argentina: La ley sobre la FQ exige la cobertura de los moduladores y de todos los
medicamentos para la FQ a través de las aseguradoras de salud (obras sociales y
prepagas). El acceso ha estado disponible desde que aparecieron los moduladores. Si
su aseguradora deniega la cobertura, existen recursos administrativos y judiciales:
pongase en contacto con la AAER.

Brasil: Trikafta se incluyd en el SUS (Sistema Unico de Salud) en 2023. El acceso es
ahora mas amplio, pero aun no es universal. Seguros privados: la via judicial sigue siendo
una herramienta importante en caso de denegacion.

Colombia: Los moduladores estan disponibles a través de las EPS (entidades
prestadoras de servicios de salud), aunque de 1282 pacientes con FQ, solo 253 reciben
moduladores. En caso de denegacién, una tutela (protecciéon de los derechos
constitucionales) tiene una alta tasa de éxito. La ACFQ puede proporcionar plantillas de
apoyo legal.

México: Trikafta esta aprobado por la COFEPRIS, pero no figura en el Catalogo Basico
de Medicamentos. Los pacientes del sistema publico a menudo deben recurrir al
mecanismo judicial de amparo. Los pacientes con seguro privado tienen un acceso mas
amplio. Las asociaciones de pacientes pueden proporcionar apoyo legal y equipos o
medicamentos a un costo reducido.

«Qjala pudiera llegar a todo el mundo, pero como no es asi, no podemos olvidarnos de
ese grupo por el que aun tenemos que sequir luchandox.

- Dra. Claudia Jiménez, terapeuta respiratoria, Fundacion Colombiana para la Fibrosis Quistica,
Colombia

1.2 Desafios psicosociales

Desafios psicosociales en la FQ
Principales fuentes de carga psicosocial:

e Carga del tratamiento: aproximadamente 3 horas al dia, todos los dias del afio

¢ Incertidumbre sobre el futuro, a menudo amplificada por busquedas en Internet sin
orientacion

o Hospitalizaciones prolongadas (2-3 semanas para antibiéticos intravenosos)
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¢ Aislamiento social obligatorio: los pacientes con FQ no pueden tener contacto directo
entre si debido al riesgo de infeccion cruzada (distancia minima de 2 metros)

o Repercusiones econémicas y laborales: los cuidadores suelen reducir su jornada
laboral o dejar el empleo

Estudios y trabajo: defender tus propios intereses

Para alumnos y padres

e Solicite una reunion con el director del centro o el coordinador de salud para explicar
qué es la FQ y cuales son sus exigencias diarias

o Pida al colegio que proporcione adaptaciones razonables: permiso para tomar
enzimas con las comidas, acceso a un bafo limpio, flexibilidad para las citas médicas,
exencion de entornos con humo o polvo, y un plan de recuperacién para
hospitalizaciones prolongadas

e Proporcione al colegio un resumen médico por escrito de su especialista en FQ y
manténgalo actualizado anualmente

o Muchos paises cuentan con marcos legales para las adaptaciones por discapacidad
en el ambito educativo. Pregunte a su asociacion de pacientes qué normativa se aplica
en su pais

Para adultos que trabajan
o No estas obligado a revelar tu diagndstico de FQ; simplemente puedes solicitar
adaptaciones médicas basadas en un certificado médico

e Adaptaciones utiles: horario de inicio flexible para la fisioterapia matutina, opciones de
teletrabajo durante la enfermedad, descansos programados para la medicacion,
proximidad a bafios limpios

e Las asociaciones de pacientes suelen disponer de plantillas de cartas para solicitar
adaptaciones en el lugar de trabajo

e Conoce tus derechos: la mayoria de los paises cuentan con protecciones laborales
para los trabajadores con enfermedades crénicas

Recuerda: la FQ es parte de lo que eres, pero no lo es todo. Un buen lugar de
trabajo o centro educativo te apoyara para que mantengas tu salud y puedas
contribuir plenamente.

1.3 Retos especificos segun la edad (ninos, adolescentes y
adultos)

La FQ a lo largo del ciclo vital

La experiencia de la FQ cambia con la edad. Comprender los retos especificos de cada etapa
ayuda a los pacientes, las familias y los equipos de atencién a proporcionar un apoyo mas
especifico.

Nihos
o Establece la atencién de la FQ como una parte normal de la vida diaria desde una

edad temprana, para que el tratamiento se integre en la rutina en lugar de percibirse
como una carga.
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Las escuelas son fundamentales: los profesores y el personal necesitan una
formacion basica sobre la FQ para garantizar la inclusion y un apoyo adecuado

Los padres deben encontrar el equilibrio entre el rigor (garantizar que el tratamiento
se realiza todos los dias) y la calidez y el apoyo emocional

Ofrezca a los nifios explicaciones adecuadas a su edad sobre por qué cada
tratamiento es importante; esto mejora considerablemente la cooperacion y el
cumplimiento. Para ello, mantenga una comunicacion natural en casa, utilizando
marionetas, libros y videos como herramientas

Los niflos con FQ pueden participar en la mayoria de las actividades escolares,
deportivas y sociales

Adolescentes

La tension entre la independencia y el cumplimiento del tratamiento es el reto
definitorio de esta etapa;

La tristeza, el miedo a la hospitalizacion y la alteracién de la vida escolar y social son
comunes.

Transfiera la responsabilidad del tratamiento de forma gradual, no de golpe

Las relaciones con los comparferos son fundamentales; las comunidades online de
FQ reducen el aislamiento al tiempo que respetan las normas de infeccion cruzada

La salud reproductiva y la planificacién familiar son temas que deben abordarse con
el equipo de atencién durante la adolescencia

Adultos

Gestionar las relaciones, la carrera profesional y la planificacion familiar con la FQ
requiere orientacién especifica

La transicion de la atencion pediatrica a la atencion para adultos es una brecha critica:
muchos pacientes «se graduan» a los 18 afios sin una red de derivacién para adultos
que funcione ni sin los medicamentos adecuados a su disposiciéon

Los nuevos equipos de atencion de la FQ para adultos son esenciales a medida que
crece la poblacion que alcanza la edad adulta

Las adaptaciones laborales son un derecho: los pacientes tienen derecho a flexibilidad
para las citas médicas y el tiempo de tratamiento

«Lo que vemos es que cada afio damos de alta a mas jovenes a los 18 afos y no
tenemos adonde enviarlos».

- Dr. José Luis Lezana Fernandez, director médico de la Asociacion Mexicana de Fibrosis
Quistica, México

1.4 Estrategias para manejar la ansiedad, Ila
depresion y el aislamiento social

Los pacientes y cuidadores con FQ tienen hasta tres veces mas probabilidades de
sufrir ansiedad o depresion que la poblaciéon general. No se trata de una debilidad
personal, sino de una consecuencia directa de vivir con una enfermedad crénica,
exigente y que limita la esperanza de vida.




Americas Health Foundation | Guia para pacientes con fibrosis quistica

Ansiedad adaptativa frente a ansiedad patologica

No toda la ansiedad es problematica. La preocupacion razonable por la salud es adaptativa.
La ansiedad se vuelve patolégica cuando es desproporcionada con respecto a la situacion
real, se centra en los peores escenarios posibles o impide la participacion en las actividades
diarias o el tratamiento. Sefiales de que se necesita atencién profesional: miedos
desproporcionados con respecto a la situacion, pensamientos persistentes sobre el peor de
los casos, incapacidad para completar las actividades diarias o las rutinas de tratamiento.

El circulo vicioso: una mala salud mental dificulta el mantenimiento de las rutinas de
tratamiento. Un peor cumplimiento del tratamiento conduce a peores resultados fisicos.
Una peor salud fisica empeora la salud mental. Romper este ciclo requiere abordar la
salud mental como un elemento central de la atencion y buscar ayuda de un psicélogo o

psiquiatra segun sea necesario.

Estrategias practicas para la salud mental

Ejercicio fisico regular (adaptado a la capacidad de la FQ)
Aficiones y actividades que no tengan nada que ver con la enfermedad

Relaciones sociales, incluidas las comunidades en linea, ya que las reuniones
presenciales de personas con FQ estan prohibidas

El apoyo psicolégico profesional como parte habitual del equipo multidisciplinar; para
los pacientes que no tienen acceso a moduladores, el apoyo en materia de salud
mental es aun mas esencial

Seguimiento de los efectos secundarios de la medicacion (incluidos los moduladores
y los corticosteroides), que pueden desencadenar o agravar los sintomas psiquiatricos

«Si una persona esta deprimida o muy ansiosa, eso puede convertirse en un obstaculo
para su capacidad de sequir correctamente el tratamiento».

- Lic. Sabrina Brancatisano, psicologa, Asociacion Argentina de Fibrosis Quistica, Argentina

1.5 Tratamiento integral

Diagnéstico precoz

El diagndstico precoz es la base para obtener resultados éptimos. Cuanto antes se identifique
la FQy se inicie el tratamiento, mejores seran los resultados a largo plazo. La via diagnéstica
recomendada incluye:

1.

2.
3.

Cribado neonatal mediante el protocolo IRT/IRT o IRT/ADN (tripsinégeno
inmunorreactivo), es decir, la prueba estandar de puncién en el talén

Prueba de cloruro en sudor de confirmacion

Secuenciacién del gen CFTR, especialmente en casos complejos 0 ambiguos, y para
determinar la idoneidad para la terapia con moduladores

Equipo de atencién multidisciplinar
El equipo de atencién de la FQ ideal incluye:

Neumdlogo (especialista responsable)
Nutricionista
Fisioterapeuta o terapeuta respiratorio
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e Psicologo
e Trabajador social
e Enfermera

e Endocrindlogo (actualmente ausente en la mayoria de los equipos, pero muy
recomendable dadas las complicaciones metabdlicas de la FQ y el tratamiento con
moduladores)

Efectos del tratamiento sobre la salud mental: a qué hay que prestar
atencion

Algunos medicamentos utilizados en la FQ, incluidos los moduladores del CFTR y los
corticosteroides, pueden afectar a la salud mental de formas que los pacientes y sus familias
a menudo no reconocen como relacionadas con la medicacién. Este es uno de los aspectos
menos comunicados del tratamiento de la FQ.

Entre los efectos notificados relacionados con los moduladores en algunos
pacientes se incluyen:

e Trastornos del suefio
e Confusién mental o dificultad para concentrarse
e Empeoramiento de la ansiedad o la depresién preexistentes

o En algunos pacientes, aumento de la irritabilidad (también observado con los
corticosteroides)

Qué hacer: Estos efectos no se producen en todos los pacientes y, cuando se producen,
a menudo se pueden controlar sin interrumpir la medicacion. El primer paso mas
importante es reconocer la posible relacién con el tratamiento. Los pacientes y sus
familias suelen atribuir estos sintomas al estrés, a la falta de suefio o a la progresion de
la enfermedad, y es posible que no los comuniquen. Si usted o un familiar notan cambios
en el estado de animo, el suefio o la claridad mental tras iniciar o cambiar un
medicamento, informe a su equipo de atencioén de la FQ lo antes posible. No modifique
ni interrumpa el tratamiento por su cuenta. Las decisiones sobre el manejo (incluido
si continuar, ajustar o interrumpir temporalmente un medicamento y si afadir apoyo
psicolégico o psiquiatrico) deben tomarse junto con su equipo de atencién médica.

Nuevas realidades metabdlicas con la terapia con moduladores

Los moduladores de CFTR han transformado la realidad nutricional de muchos pacientes.
Durante décadas, la atencién de la FQ se centrd en prevenir la pérdida de peso y lograr dietas
hipercaldricas. Con los moduladores, ha surgido un nuevo reto: algunos pacientes aumentan
de peso rapidamente y, como resultado, pueden desarrollar complicaciones metabdlicas.

Este cambio tiene dos implicaciones practicas:

o Es posible que los planes dietéticos que resultaban adecuados antes de la aparicion
de los moduladores deban revisarse para adoptar una dieta mas equilibrada o, en
algunos casos, con restriccion calorica. Esto solo debe realizarse bajo supervision
clinica.

e Los endocrindlogos son ahora wuna incorporacion importante al equipo
multidisciplinario de la FQ, aunque actualmente no estan presentes en la mayoria de
los centros. Si su centro no cuenta con un endocrindlogo y usted esta experimentando
cambios de peso significativos o sintomas metabdlicos desde que comenzé el
tratamiento con moduladores, pida a su equipo que le derive a uno.




Americas Health Foundation | Guia para pacientes con fibrosis quistica

Atencion fragmentada frente a atencion integrada: qué significa para su
familia

En muchas partes de América Latina, los centros integrados de FQ, donde todos los
especialistas atienden al paciente el mismo dia, son la excepcién, no la regla. Muchos
pacientes reciben una atencion fragmentada: seguimiento respiratorio en un lugar, orientacion
nutricional en otro, y sin apoyo psicoldgico ni social incluido.

Si su atencidn es fragmentada: pongase en contacto con su asociacion de pacientes
para identificar el centro de referencia mas cercano y pregunte por las opciones de
traslado o de atencién compartida. La atencién fragmentada no es inevitable. La defensa
de la atencién integrada forma parte de la labor de las asociaciones de pacientes, y
conocer sus opciones es el primer paso.
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MODULO 2: SISTEMAS DE APOYO FAMILIAR

2.1 Buenas practicas

Recomendaciones para una atencion de alta calidad

o El acceso ala medicacion es esencial e innegociable

o Se debe garantizar un amplio acceso al diagndstico precoz mediante el cribado
neonatal

e Las consultas multidisciplinares en una sola visita el mismo dia reducen
significativamente la carga para las familias y mejoran la continuidad de la atencion.
Los pacientes no deberian tener que desplazarse a multiples citas separadas

e (Cada consulta debe establecer objetivos documentados para la siguiente visita,
comunicados en un lenguaje accesible y adecuado para el paciente

e Lafrecuencia del seguimiento debe ser individualizada: como minimo trimestral, y mas
frecuente en funcién del estado clinico
o Lasdirectrices deben ser claras para la atencién clinica, los cuidadores y los pacientes

o El contexto socioecondmico debe tenerse en cuenta en todas las recomendaciones
clinicas. Las orientaciones nutricionales y los planes de tratamiento deben ser viables
para las circunstancias reales de cada paciente

«El paciente no tiene que sequir acudiendo al hospital para diferentes citas. Todo se
hace el mismo dia, a la misma hora».

- Dr. José Luis Lezana Fernandez, director médico de la Asociacion Mexicana de Fibrosis
Quistica, México

Una epidemiologia cambiante: la FQ ya no es solo una enfermedad infantil

Hasta hace poco, la FQ se entendia principalmente como una enfermedad de la infancia y la
edad adulta temprana, con una esperanza de vida media que pocos superaban. Esta realidad
ha cambiado sustancialmente: la combinacién del diagndstico precoz mediante el cribado
neonatal, la mejora de la atencion multidisciplinar y la llegada de los moduladores del CFTR
significa que mas pacientes que nunca estan llegando a la edad adulta, desarrollando
carreras profesionales, formando familias y viviendo hasta la mediana edad. Los paises con
acceso a los moduladores y a la atencion integrada ya estan observando este cambio en sus
poblaciones de pacientes.

Este cambio tiene implicaciones directas en la forma en que el sistema sanitario debe
organizarse:

e Se necesitan urgentemente protocolos de transicion de la atencion pediatrica a la
atencion de adultos; actualmente, muchos pacientes «se graduan» a los 18 anos sin
una red de atencién para adultos que funcione

o Es necesario desarrollar y formar servicios y especialistas en FQ para adultos, ya que
antes esta poblacién no existia en numero suficiente

e Las politicas sanitarias, los registros y las estructuras de financiacién deben
evolucionar para atender una enfermedad croénica, no solo una enfermedad infantil

10
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Los registros y el reconocimiento de las enfermedades raras como

buenas practicas

Los pacientes y las familias deben abogar por:

o Registros nacionales de FQ, que permitan la toma de decisiones basada en datos, la
continuidad de la atencion entre instituciones y la evidencia para respaldar el acceso
a nuevos tratamientos. El sistema de notificacion obligatoria de Colombia y la iniciativa
de registro nacional de México son ejemplos a seguir

e El reconocimiento legal de la FQ como enfermedad huérfana, ya que crea marcos
especificos para la financiacion, el acceso y la organizacion de la atencion. La
definicion de enfermedades huérfanas de Colombia y su estrategia de compra
centralizada a través de la OPS son ejemplos de como este reconocimiento se traduce
en beneficios practicos para los pacientes

2.2 Redes de apoyo

La FQ no es una experiencia que afecte solo al paciente; afecta a la familia en su conjunto.
Una red de apoyo es fundamental.

Funciones en el ecosistema de apoyo

Funcion

Paciente

Familiay
cuidadores

Equipo sanitario

Asociaciones
regionales de
pacientes

Asociaciones
nacionales de
pacientes

Comunidad en
general

Responsabilidades

Cumplir con el tratamiento, con un apoyo acorde con la edad y la
capacidad

Proporcionar apoyo diario y directo en todos los aspectos de la
atencion; su propio bienestar también debe considerarse una prioridad
clinica

Prestacion de atencion clinica, formacion, establecimiento de objetivos
comunes y derivaciones a especialistas

Ofrecen apoyo directo a las familias, presencia local, conocimiento de
la comunidad y orientacion practica

Lideran la defensa de politicas, trabajan para garantizar el acceso a
los medicamentos, apoyan los registros nacionales y ofrecen
orientacion juridica

Promueven la flexibilidad y la inclusién, y ayudan a reducir el estigma
en torno a la discapacidad invisible

Asociaciones de pacientes por pais

Las asociaciones nacionales y regionales son aliadas clave para acceder a los
medicamentos, orientarse en los sistemas legales y administrativos, y encontrar apoyo
psicosocial y de otros pacientes. Siempre que sea posible, pdngase en contacto con ellas de

forma proactiva.

Pais Asociacion Contacto Qué ofrecen
Argentina AAER - aaerargentina.org.ar | Apoyo para el acceso a
Asociacion medicamentos, orientacion

Argentina de

11



Americas Health Foundation | Guia para pacientes con fibrosis quistica

Enfermos
Respiratorios

ABCEF -
Asociacion
Brasilefa de
Asistencia a la
Fibrosis Quistica

ACFQ -
Asociacion
Colombiana de
Fibrosis Quistica

Brasil

Colombia

Asociacion
Mexicana de
Fibrosis Quistica

México

Consorcio
Latinoamericano
de Fibrosis
Quistica /
Programa de
fibrosis quistica
del Ministerio de
Salud nacional

Otros
paises

abcf.org.br

acfq.org.co

Contacto a través del
centro nacional de
FQ o de los servicios
al paciente del
IMSS/ISSSTE

Contacto a través del
Ministerio de Salud
nacional o del
hospital regional

juridica, recursos para las
familias, registro nacional

Apoyo para acceder al SUS,
orientacion sobre acciones
judiciales, recursos para familias,
defensa

Apoyo con el EPS/tutela,
recursos para la familia,
orientacion sobre el equipo de
atencion, plantillas legales

Orientacion sobre el Amparo,
defensa del acceso al
tratamiento, apoyo a las familias

Red regional, derivaciones, apoyo
de especialistas

Comunidades en linea: Dado que los pacientes con FQ deben mantener la distancia
fisica entre ellos (minimo 2 metros), los grupos de apoyo en linea son una herramienta
fundamental para reducir el aislamiento. Pregunte a su equipo de atencién o a la
asociacion de pacientes sobre comunidades en linea de confianza para pacientes y

familias.

Brasil

«Ninguna asociacion podria tener el alcance necesario para estar presente en todas
partes. La presencia de pequefias organizaciones regionales es muy importantey.

- Cristiano Silveira, director de Politicas Publicas y Defensa, Instituto Unidos pela Vida (IUV),

Cuidar al cuidador

Los cuidadores, en su mayoria madres (alrededor del 90 % en muchas familias con FQ),
corren un alto riesgo de sufrir agotamiento, agotamiento emocional, ansiedad y
depresion. A menudo descuidan sus propias necesidades basicas debido a las
exigencias del tratamiento diario y la coordinacién de los cuidados; el bienestar del
cuidador debe tratarse como una prioridad clinica, no como algo secundario.

Signos de agotamiento del cuidador

Fisicos

Fatiga crénica que no se
alivia con el suefio

Emocionales

Ansiedad o temor constantes

Conductuales

Aislamiento de amigos y
familiares
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Enfermedades frecuentes
(sistema inmunoldgico
debilitado por el estrés)

Problemas para dormir a
pesar del agotamiento

Dolores de cabeza, tension
muscular, problemas
digestivos

Sensacion de estar atrapado
sin salida

Resentimiento (seguido de
culpa)

Insensibilidad emocional o
llanto inesperado

Cinco pilares diarios para el autocuidado

1. Sueno: Asegurate de dormir al menos 6-7 horas, incluso si tienes que pedirle a alguien
que te sustituya en una sesion de tratamiento

2. Una comida solo para ti: Come algo que te guste, preparado o elegido por ti, no solo

por comodidad

Faltas a tus propias citas
médicas

Incapacidad para disfrutar de

lo que antes te gustaba

Irritabilidad o mal genio con
el paciente

3. Pasa unos minutos al aire libre: el aire fresco y la luz del sol son necesidades
fisioldgicas, no lujos

4. Una persona a la que llamar: mantén al menos una relacion fuera de tu papel de
cuidador; incluso una llamada de 5 minutos cuenta

5. Una actividad que no tenga que ver con la FQ: haz algo simplemente porque te
apetece; siempre que sea posible, haz un hueco para tus aficiones y actividades

relajantes.

Permiso para descansar

Descansar no es abandonar a tu ser querido. Es lo que hace posible un cuidado
sostenible a largo plazo. Nadie tiene reservas ilimitadas. Ademas, el agotamiento
del cuidador puede reducir el cumplimiento del tratamiento, aumentar los errores
y tensar las relaciones, todo lo cual afecta directamente a la persona con FQ. Dar
prioridad a tu propio descanso y pedir ayuda a la familia, los amigos o el equipo
de cuidados es un acto responsable y protector.

«Nadie tiene baterias inagotables. Muy a menudo, los cuidadores descuidan sus
propias necesidades basicas».

- Lic. Sabrina Brancatisano, psicéloga, Asociacion Argentina de Fibrosis Quistica, Argentina

Si los signos de agotamiento o angustia emocional han estado presentes durante
mas de dos semanas, o si tiene pensamientos de autolesion o desea escapar, hable
con un médico o un profesional de la salud mental lo antes posible. Buscar ayuda
para uno mismo es una de las cosas mas responsables que puede hacer un
cuidador.
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MODULO 3: EDUCACION DEL PACIENTE Y
ADHERENCIA AL TRATAMIENTO

3.1 Acceso equitativo

Optimizacion de la atenciéon cuando los moduladores aun no estan
disponibles

Un namero significativo de pacientes en América Latina no puede acceder a los
moduladores del CFTR debido a barreras econémicas, normativas o geograficas.
Esto no significa que sea imposible recibir una atencién de alta calidad.

La aplicacion sistematica de la atencion estandar de la FQ, que incluye el
seguimiento multidisciplinar, la limpieza de las vias respiratorias, la prevencion de
infecciones, la optimizaciéon de la nutricién y la vacunacién, puede ralentizar la
progresién de la enfermedad y mejorar la calidad de vida, incluso en ausencia de
moduladores.

Mas alla de los medicamentos: determinantes sociales de la salud en la
FQ

Nutricién: Seguridad alimentaria

Los pacientes con FQ necesitan hasta el doble de ingesta cal6rica que una persona sin FQ.
Satisfacer este requisito es dificil incluso en condiciones ideales. Para las familias que sufren
inseguridad alimentaria, puede resultar imposible. Especialistas de toda América Latina
informan de que atienden a nifios que no aumentan de peso a pesar de recibir la dosis
correcta de enzimas porque sus familias no pueden permitirse la ingesta de proteinas
necesaria.

Trabajo e ingresos: Estabilidad econémica y empleo

Los cuidadores suelen reducir su jornada laboral o dejar el empleo para hacer frente a las
exigencias diarias del cuidado de la FQ. Esto crea un circulo vicioso de vulnerabilidad
econdmica que afecta directamente a la capacidad de la familia para seguir las
recomendaciones del tratamiento.

El lugar donde vives importa: ubicacion geografica

Los pacientes de zonas rurales o periféricas se enfrentan a barreras adicionales para llegar
a los centros de referencia, acudir a las consultas periddicas y acceder al equipo.

Qué hacer si las barreras sociales estan afectando a tu tratamiento: Sila inseguridad
alimentaria, los costes de transporte o los problemas laborales te dificultan seguir tu plan
de tratamiento, habla abiertamente con tu trabajador social o con tu equipo de atencion.
Se trata de barreras documentadas que el sistema sanitario tiene la responsabilidad de
ayudar a abordar. Las asociaciones de pacientes suelen tener conexiones con
programas de apoyo social y pueden ayudar a localizar los recursos locales.

14



Americas Health Foundation | Guia para pacientes con fibrosis quistica

Comprender las barreras de acceso y adherencia

Barrera

Conocimientos
insuficientes sobre
salud

Fatiga por el
tratamiento

Problemas de
salud mental

Limitaciones
socioeconémicas

Falta de apoyo
social

Como se manifiesta

El paciente o la familia no
comprenden del todo por qué
cada tratamiento es importante

Sensacion de agotamiento por
las exigencias diarias tras meses
o afnos

La depresién o la ansiedad estan
afectando a la motivacién para
seguir el tratamiento

No pueden permitirse los
alimentos, el transporte o el
equipo recomendados

Gestionar todo solo sin ayuda

3.2 Adherencia al tratamiento

Qué ayuda

Solicitar una sesion educativa
especifica, pedir resimenes por escrito
y pedir al equipo de atencién que
explique todo en un lenguaje sencillo

Ajuste los horarios de la rutina,
identifique los tratamientos de mayor
impacto y permita cierta flexibilidad en
los dias de bajo riesgo con la orientacion
del equipo de atencién

Abordar directamente la salud mental
(véase el Modulo 1); el apoyo
psicoldgico puede ayudar a mejorar la
adherencia

Solicite la derivacion a un trabajador
social, péngase en contacto con
asociaciones de pacientes y elabore un
mapa de los recursos locales junto con
el equipo de atencién

Establecer responsabilidades
compartidas en el hogar, ponerse en
contacto con asociaciones y unirse a
comunidades en linea

El tratamiento diario de la FQ suele requerir aproximadamente 3 horas, incluyendo la
nebulizacion, la fisioterapia respiratoria, la ingesta de enzimas con cada comida y la
medicacién oral. Se trata de un compromiso considerable cada dia, de por vida.

Principios basicos de la adherencia

e EI cumplimiento al 100 % no es un objetivo realista; el objetivo es el mejor
cumplimiento posible para cada persona dentro de sus circunstancias especificas

e La adherencia es una responsabilidad sistémica; el equipo sanitario, la familia y las
instituciones comparten la responsabilidad de hacer que el tratamiento sea sostenible

¢ Los nifios que comprenden por qué es necesario cada tratamiento se adhieren mejor.
Fomente la responsabilidad progresiva desde una edad temprana

o El tratamiento debe adaptarse a la vida y las rutinas del paciente, y no al revés
¢ La FQ forma parte de la vida de una persona, no es la definicién de quién es

«La adherencia no es solo la adherencia del paciente al tratamiento, sino también la adherencia
de todo un sistema a este paciente».

- Cristiano Silveira, director de Politicas Publicas y Defensa, Instituto Unidos pela Vida (1UV), Brasil
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3.3 Estrategias de afrontamiento

Vivir con FQ requiere algo mas que seguir un plan de tratamiento. También
significa aprender a lidiar con las dimensiones emocionales, sociales y personales
de una enfermedad crénica. Las estrategias que se indican a continuacién pueden
ayudarte a desarrollar resiliencia, mantener el equilibrio y llevar una vida plena con
FQ.

o Habla abiertamente sobre la FQ. Evita el secretismo en casa, utiliza los nombres
correctos de los medicamentos y explica las razones que hay detras de cada paso del
tratamiento. Familiarizarse con la enfermedad reduce la ansiedad tanto para ti como
para quienes te rodean.

o Sigue aprendiendo sobre tu enfermedad. Utiliza videos, historias y otros recursos
accesibles, y revisa tus conocimientos en cada etapa de la vida. Conocer bien tu
enfermedad es una forma de autocuidado.

o Desarrolla tu independencia gradualmente. Asume pequefias responsabilidades
en el tratamiento desde el principio y trabaja para adaptar tu rutina a tu estilo de vida,
y no al revés.

¢ Tudiagnéstico te pertenece. Decide por ti mismo qué compartir, con quién y cuando.
No hay obligacion de revelarlo, y tus limites merecen todo el respeto.

¢ Informar alas personas de tu entorno reduce el aislamiento. A menudo, los demas
no te brindan el apoyo necesario porque no comprenden las necesidades especificas
relacionadas con la enfermedad. Compartir informacion sobre la FQ puede abrir
verdaderas redes de apoyo en la escuela, el trabajo y mas alla.

o Busca apoyo mas alla de la atencion médica. Los psicologos, los trabajadores
sociales y los equipos interdisciplinarios forman parte de tu tratamiento. No dudes en
pedir apoyo emocional y social, especialmente durante los cambios importantes.

o Permitete sentir emociones dificiles. La ira, el dolor y la negaciéon son una parte
natural del proceso. Reconocerlas en lugar de reprimirlas protege tanto tu salud
mental como tu capacidad para seguir el tratamiento.

o Construye una vida con un propdsito mas alla de la fibrosis quistica. Invierte en
proyectos, relaciones y experiencias que te motiven. Una vida con sentido refuerza la
resiliencia y hace que el tratamiento sea mas sostenible a largo plazo.

e Planifica a largo plazo. Los avances en el tratamiento han mejorado
significativamente la esperanza de vida. Permitete fijarte metas realistas en materia
de educacion, carrera profesional, relaciones y familia.

e Aprovecha el diagnéstico precoz como ventaja inicial. Empezar el tratamiento
pronto y adquirir conocimientos poco a poco conduce a mejores resultados a largo
plazo y a una mayor autonomia con el tiempo.

e Adapta el tratamiento a tu vida, no tu vida al tratamiento. Colabora abiertamente
con tu equipo de atencién médica para adaptar tu rutina de manera que el control de
la FQ y tus objetivos personales puedan coexistir.

o Eres mas que tu diagnéstico. La FQ es parte de tu historia, no toda ella. Mantener
actividades y relaciones diversas es esencial para tu identidad, motivacion y calidad
de vida.

¢ Cuida tu salud mental con el mismo ahinco que tu salud fisica. Trabajar, estudiar
y mantener relaciones sociales no son distracciones del tratamiento. Son parte de él.
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«Tengo fibrosis quistica, pero quiero tener una vida social, una vida laboral, una vida profesional.
No siento la necesidad de que todo gire en torno a la fibrosis quistica».

- Luz Angela Sanchez, paciente de FQ, Fundacién Colombiana para la Fibrosis Quistica, Colombia

3.4 Nutricién y suplementos

Nutricién: un pilar clinico

El manejo nutricional en la FQ es uno de los aspectos mas exigentes y trascendentales de
los cuidados diarios. La insuficiencia pancreatica, presente en aproximadamente el 85 %
de los pacientes con FQ, requiere una atencion continua e individualizada.

* Necesidades calédricas: los pacientes con FQ suelen necesitar entre 1,5y 2 veces
mas calorias que las personas sin FQ debido al aumento de la demanda metabdlica
y a la malabsorcién

¢ Laterapia de sustitucion de enzimas pancreaticas (PERT) debe tomarse con cada
comida y cada tentempié. La dosificacidon es dinamica y se ajusta periédicamente

o Con los moduladores, algunos pacientes pasan de una dieta hipercalérica a una
mas equilibrada, pero esto requiere seguimiento clinico

o Lainseguridad alimentaria estd documentada en toda la regién: algunos pacientes
no pueden satisfacer sus necesidades. Esto no se debe a un incumplimiento del
tratamiento; muchas familias no pueden permitirse los alimentos recomendados

¢ Una buena hidratacion es especialmente importante en climas calidos, ya que
los pacientes con FQ pierden mas sal a través del sudor

«Si una persona necesita mil calorias, una persona con FQ puede necesitar hasta 2000
calorias».

- Dra. Claudia Angarita, nutricionista, Fundacién Colombiana para la Fibrosis Quistica, Colombia

3.5 Terapia respiratoria

Terapia respiratoria: esencial e insustituible

Los moduladores del CFTR reducen drasticamente la carga de moco, pero no deben
sustituir a la fisioterapia respiratoria ni a otros tratamientos. Las técnicas de despeje de
las vias respiratorias siguen siendo esenciales para todos los pacientes que reunan los
requisitos.

o Lafisioterapia respiratoria de despeje debe realizarse al menos dos veces al dia, hasta
tres o cuatro veces al dia durante las exacerbaciones

e La secuencia de nebulizacion recomendada es broncodilatador — solucién salina
hiperténica — dornasa alfa (DNasa) — técnicas de despeje de las vias respiratorias
— antibidtico inhalado

e La calidad del equipo es importante: las camaras espaciadoras de aluminio
administran mas del 65 % del medicamento inhalado, frente a aproximadamente el 30
% de las camaras de plastico estandar

o El papel del terapeuta respiratorio incluye la educacién continua, el ajuste rutinario y
el apoyo emocional, ademas de la administracién de la terapia
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«Aunque estén en tratamiento con moduladores, debemos explicarles que esto no
sustituye a la fisioterapia respiratoria».

- Dra. Claudia Jiménez, terapeuta respiratoria, Fundacion Colombiana para la Fibrosis Quistica,
Colombia

Fisioterapia respiratoria: una base innegociable

Frecuencia minima: al menos dos veces al dia (por la mafhanay por la noche), todos
los dias, incluso cuando se sienta bien. Para las personas que no tienen acceso a
moduladores, la limpieza de las vias respiratorias es una de las intervenciones mas
importantes para proteger la funcién pulmonar. Sin embargo, también es una de
las primeras en acortarse u omitirse durante los periodos de mayor ajetreo.

¢ Drenaje autégeno (DA): una técnica de respiracion autodirigida que desplaza la
mucosidad de las vias respiratorias pequenas a las grandes

o Técnicas de ciclo respiratorio activo (ACBT): Ciclos de respiracion relajada,
respiraciones profundas y toses con soplido

o Dispositivos de PEP oscilante (Flutter, Acapella): dispositivos portatiles que
generan vibracion y presion positiva para aflojar la mucosidad

o Drenaje postural: Colocacion del cuerpo para aprovechar la gravedad y drenar
diferentes segmentos pulmonares

Secuencia de nebulizacién: el orden importa

Paso | Medicacion / Accion Objetivo
1 Broncodilatador (salbutamol) Abrir y relajar las vias respiratorias antes del
tratamiento
2 Solucién salina hipertédnica (3 % o Hidratar las vias respiratorias para diluir y
7 %) aflojar la mucosidad
3 Dornase Alfa (DNasa) (si se receta) | Descompone el ADN del moco, haciéndolo
mas fluido y facil de eliminar
4 Despeje de las vias respiratorias Utilice la técnica que haya elegido: AD, ACBT
o dispositivo PEP oscilante
5 Antibiético inhalado (si se ha Dirigidos a las bacterias pulmonares; se
recetado) administran en ultimo lugar para llegar a las

vias respiratorias mas limpias

3.6 Registro de pacientes

Un registro de pacientes es una base de datos sistematica que recopila
informacion sanitaria sobre las personas que viven con FQ a lo largo del tiempo.
Los registros son uno de los instrumentos mas poderosos de que dispone la
comunidad de FQ para mejorar la atencién, ampliar el acceso e influir en las
politicas.
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Por qué son importantes los registros: tres niveles de impacto

1. Para ti personalmente

Cuando su informacién médica se almacena en un registro nacional, sus registros le
acompafan. Si su familia se traslada a otro estado, provincia o ciudad, su historial clinico
completo, incluidos diagndsticos, tratamientos, resultados de la funcién pulmonar, cultivos de
esputo y estado nutricional, puede transferirse electrénicamente a su nuevo centro de
atencion. No tiene que empezar de cero. Se preserva la continuidad de la atencion sin
depender de carpetas en papel ni de la memoria de un solo médico.

2. Para la toma de decisiones clinicas

Los datos del registro permiten a su equipo médico y a las autoridades sanitarias realizar un
seguimiento de las tendencias en toda la poblacién con FQ: cédmo evoluciona el estado
nutricional, si la funcién respiratoria estda mejorando y como cambia la esperanza de vida con
el tiempo. Estos patrones son invisibles sin datos sistematicos y orientan directamente la
forma en que se presta la atencion.

3. Para las politicas y el acceso a nuevos tratamientos

Es aqui donde los registros han tenido su impacto mas decisivo en América Latina. Cuando
los ministerios de salud consideran la aprobacion de un nuevo medicamento, como un
modulador del CFTR, necesitan saber cuantos pacientes son elegibles y cuantos necesitaran
el tratamiento. Los paises con registros solidos pueden responder a estas preguntas con
precision. Los paises que carecen de ellos, no.

El estado de los registros en América Latina
Los paises se encuentran en etapas muy diferentes:

Pais Situacion

Registro nacional obligatorio (Registro Nacional de Enfermedades
Huérfanas). La FQ es de declaracion obligatoria como cualquier
enfermedad transmisible. Segun los datos mas recientes: 1.282
pacientes registrados, de los cuales solo 253 recibian moduladores,
una cifra que influyd directamente en las iniciativas de defensa de
los derechos de los pacientes

Colombia

Existen registros a nivel hospitalario (algunos con mas de 10 afios
de antigiiedad). Se presentd un proyecto de registro nacional al
México Ministerio de Salud a través de la Coordinacion de Institutos
Nacionales de Salud; esta a la espera de su aprobacion definitiva y
su implantacién en todos los centros de FQ.

Existen registros y sistemas de seguimiento, y se estan realizando
Brasil / Argentina esfuerzos continuos para reforzar la cobertura nacional y la
recopilacion de datos longitudinales

Se anima a todos los paises a crear o reforzar los registros de FQ en
Otros paises colaboracién con grupos de especialistas, incluso si los recursos son
limitados.

Qué puedes hacer

Medidas para pacientes y familias: Pregunte a su especialista en FQ si sus datos se
incluyen en un registro nacional o institucional de FQ. Participar es tanto un derecho
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como un acto de solidaridad con todas las personas que se beneficiaran de los datos que
usted aporte. Si su pais aun no cuenta con un registro nacional, su asociacion de
pacientes es la mejor organizacion a la que acudir y a la que apoyar para crear uno.
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OTRAS RECOMENDACIONES

Vacunas: su escudo contra infecciones peligrosas

Vacuna anual contra la gripe: proteccién esencial; la gripe es especialmente
peligrosa para los pulmones de las personas con FQ

Vacuna antineumocécica: protege contra un importante patégeno bacteriano
pulmonar

Vacuna contra el COVID-19: fundamental para pacientes con funcién pulmonar
reducida

Refuerzo contra la tos ferina: consulta a tu equipo de FQ

Consulte con su equipo de FQ el calendario de vacunacién: algunas vacunas
vivas requieren precauciones

Qué evitar

El humo del tabaco, incluido el humo de segunda mano. Incluso una exposicion breve
es perjudicial para las vias respiratorias de las personas con FQ

Contaminacion atmosférica, polvo, moho y espacios mal ventilados
Cualquier persona con una infeccién respiratoria activa (resfriado, gripe, COVID)

Espacios cerrados y concurridos durante las épocas de mayor propagacién de
infecciones

Nadar en aguas naturales sin supervision médica (riesgo de bacterias ambientales)

Seguimiento periédico: la deteccion precoz cambia los resultados

Visitas al especialista en FQ: cada 3 meses si el estado es estable, con mayor
frecuencia si hay sintomas

Prueba de funcion pulmonar (espirometria): en cada visita, como minimo una vez
al afo

Cultivo de esputo: para identificar la colonizacién bacteriana y orientar la eleccion de
antibioticos

Evaluacion del peso y la nutricion: en cada visita por FQ

Imagenes toracicas anuales (radiografia o TC)

Tratamiento temprano y completo de las infecciones

Completa TODOS los ciclos de antibiéticos, incluso cuando empieces a sentirte
mejor. Interrumpirlos antes de tiempo permite que las bacterias sobrevivan y
desarrollen resistencia. En la FQ, los ciclos de antibiéticos no completados
suponen un riesgo directo para la eficacia de los tratamientos futuros.

Salud mental cuando el acceso es limitado:

Si aun no puede acceder a la terapia con moduladores, la carga emocional y
psicoldgica de la FQ suele ser aun mayor. El apoyo a la salud mental, ya sea a
través de un psicélogo, un grupo de apoyo, la familia o una comunidad de
confianza, debe considerarse una parte esencial de la atencién, no un extra
opcional. Invertir en este apoyo es la piedra angular del autocuidado sostenible y
la adherencia al tratamiento a largo plazo.
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COMO OBTENER LO QUE NECESITA: GUIA POR
PAISES

Las vias legales y administrativas para acceder a la atencion de la FQ varian segun el pais.
En esta seccidn se describen los pasos que probablemente sean mas eficaces en cada pais.
Documenta por escrito todas las solicitudes y denegaciones. Tu asociacion de pacientes es
tu mejor aliada.

Argentina

La Ley de FQ argentina (y la Ley 23.661) exige a todas las aseguradoras de salud (Obras
Sociales y Prepagas) que cubran todos los medicamentos para la FQ, incluidos los
moduladores de CFTR.

Pasos:

1. Consigue una receta de tu especialista en FQ

2. Presente la receta a su Obra Social o Prepaga por escrito, solicitando la cobertura.
Guarde una copia de todo lo que presente

3. Si se deniega: pongase en contacto con la AAER inmediatamente; cuentan con
asesores legales y conocen los procedimientos mas eficaces en cada provincia

4. Si su aseguradora sigue denegando la cobertura: un recurso de amparo o0 una
reclamacion administrativa ante la Superintendencia de Servicios de Salud son
opciones viables

AAER (Asociacion Argentina de Enfermos Respiratorios): aaerargentina.org.ar |
También: RENAC (Registro Nacional de Fibrosis Quistica)

Brasil

Trikafta se incluyé en el SUS (Sistema Unico de Satde) en 2023 mediante una decisién
de la CONITEC. Esto significa que los pacientes de la sanidad publica ahora tienen una
via de acceso.

Pasos a seguir:

1. Obtener un diagndstico confirmado en un centro acreditado de fibrosis quistica (Centro
de Referéncia em Fibrose Cistica)

2. Solicitar el medicamento a través de la Secretaria de Salud de su estado. - Presentar la
documentacion del PCDT (Protocolo Clinico y Directrices Terapéuticas)

3. Si se retrasa el acceso: la ABCF puede asesorarle sobre el proceso especifico de su
estado

4. Pacientes con seguro privado a los que se les ha denegado el acceso: una Agao Judicial
(accion judicial) sigue siendo muy eficaz. - La ABCF puede ponerle en contacto con
asistencia juridica

ABCF (Asociacion Brasileha de Asistencia a la Fibrosis Quistica): abcf.org.br |
GBEFC (Grupo Brasileiio de Estudios en Fibrosis Quistica): red de especialistas
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Colombia

Los moduladores de CFTR estan disponibles a través del sistema sanitario colombiano
mediante autorizacién de las EPS (Entidades Promotoras de Salud).

Pasos a seguir:

1. Obtenga una receta de un especialista en fibrosis quistica
2. Presentar una solicitud de autorizacién a su EPS. Incluir toda la documentacion clinica
que justifique la necesidad médica

3. Sila EPS deniega la cobertura o no responde dentro del plazo legal: presente una tutela
(accion de tutela). Este mecanismo de derechos constitucionales tiene una tasa de éxito
muy alta para los medicamentos de la FQ en Colombia

4. La ACFQ puede proporcionar plantillas de tutela y orientacion juridica

ACFQ (Asociacion Colombiana de Fibrosis Quistica): acfq.org.co | INVIMA:
Organismo regulador para la aprobacion de medicamentos en Colombia

México

Trikafta esta aprobado por la COFEPRIS, pero no ha sido incluido en el Cuadro Basico
de Medicamentos (catalogo de salud publica). Esto significa que los pacientes del sector
publico deben recurrir a vias de acceso especiales.

Pasos a seguir:

1. Obtener una receta de un especialista en FQ del IMSS, el ISSSTE o del sector privado

2. Solicitar el acceso a través de los mecanismos de «gastos catastroficos» o
«medicamentos fuera del cuadro basico» de su institucion

3. Si se deniega: presentar un recurso de amparo judicial. Esta es la principal herramienta
legal que los pacientes mexicanos con FQ han utilizado con éxito para obligar al IMSS,
al ISSSTE o al Seguro Popular a cubrir los medicamentos para la FQ

4. Péngase en contacto con las asociaciones de pacientes con FQ para obtener apoyo
legal: es posible que dispongan de abogados o plantillas legales

Asociacion Mexicana de Fibrosis Quistica: péngase en contacto a través de los
principales centros de FQ o de la CONAMED para recibir orientacion sobre los
derechos de los pacientes

Consejos generales de defensa (todos los paises)

Documenta todo por escrito: todas las solicitudes, todas las denegaciones, todas las
respuestas. Guarda copias

Las asociaciones de pacientes ya han pasado por estos procesos: pongase en
contacto con ellas antes de una crisis, no solo durante ella

Una carta médica de su especialista en FQ tiene un peso legal significativo en cualquier
pais

Guarde copias completas de toda su documentacion médica en casa; son de su
propiedad

Si se encuentra en una zona rural o remota, pregunte a su asociacion de pacientes sobre
las opciones de telesalud y como otros pacientes de su regién han gestionado el acceso
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GUIA DE REFERENCIA DE EMERGENCIAS

ACUDE AL HOSPITAL INMEDIATAMENTE

Dificultad grave para respirar: el nino no puede terminar una frase, las fosas
nasales se dilatan, se observa el uso de los musculos del cuello o el pecho
para respirar

Los labios, las uias o la piel se vuelven azulados o grisaceos (cianosis)
Tos con sangre, independientemente de la cantidad
Dolor toracico intenso

Fiebre superior a 38,5 °C (101,3 °F) que no baja con paracetamol o
ibuprofeno

La persona esta confusa, le cuesta despertarse de forma inusual o no
responde con normalidad

No hay mejoria tras 48-72 horas de empeoramiento de los sintomas a pesar
de seguir el tratamiento al pie de la letra

Tos nueva, o tos ya existente que se vuelve mas frecuente o produce mas
mucosidad de lo habitual

Fiebre nueva que dura mas de 2 dias
Pérdida de peso inexplicable durante 2 o mas semanas
Nuevo dolor o hinchazoén en las articulaciones

Cambios en las heces: mas frecuentes, mas aceitosas o con un olor mas
desagradable de lo habitual

Aumento de la fatiga mas alla del nivel habitual
Nuevas sibilancias o dificultad para respirar al realizar actividades cotidianas
Cualquier sintoma nuevo que no pueda explicar

Mi informacién de contacto de emergencia

Nombre del centro de FQ

Direccion del centro de FQ

Teléfono del centro de FQ

Nombre

de mi médico

especialista en FQ

Teléfono directo/de guardia
de mi médico

Hospital

mas cercano con

experiencia en fibrosis

quistica
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hospital

Teléfono de urgencias del

Numero de seguro

Mi aseguradora médica /

Importante: Mis mutaciones
de la fibrosis quistica

MIS HERRAMIENTAS PERSONALES PARA LA FQ

Mi equipo de atencion de la FQ

Especialista Nombre Teléfono Préxima cita
Mi horario diario de tratamiento
Hora del dia Tratamiento / Medicacion Duracion Notas

Por la manana (al
despertarme)

Con el desayuno

A media manana

Con el almuerzo

Por la tarde

Con la cena

Por la noche (antes
de acostarse)

Con aperitivos
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Preguntas que debo hacer en mi préoxima cita

Para mi neumélogo

¢, Cual es mi FEV1 (funcion pulmonar) hoy y como se compara con la de mi ultima
visita?

¢, Soy candidato para el tratamiento con moduladores del CFTR? Sino es asi, ¢,cuando
deberiamos volver a evaluar mi caso?

¢ Qué bacterias hay en el cultivo de mi esputo y qué significa esto para mi tratamiento?
¢, Sigue siendo adecuado mi plan actual de antibioticos?

¢ Cuando debo volver? ;Qué sintomas deberian llevarme a llamar antes de esa
fecha?

Para mi nutricionista

¢ Es mi peso adecuado para mi estatura y edad?

¢ Es correcta mi dosis actual de enzimas? ¢4 Las estoy tomando correctamente (con
cada comida y tentempié)?

¢ Necesito algun suplemento vitaminico o mineral?
¢, Qué alimentos especificos deberia priorizar este mes?

¢ Hay algun signo nutricional de diabetes o afectacidén hepatica al que deba prestar
atenciéon?

Para mi fisioterapeuta / terapeuta respiratorio

¢ Estoy realizando correctamente mis técnicas de despeje de las vias respiratorias?
¢, Deberia ajustar mi secuencia de nebulizacion o la duracion de los tratamientos?

¢, Qué equipo debo tener en casa y como lo mantengo adecuadamente?

¢ Hay nuevas técnicas que deba aprender en funcion de mi funcion pulmonar actual?

Para mi psicélogo

¢ Qué puedo hacer cuando me siento abrumado por las exigencias del tratamiento
diario?

¢, Como puedo hablar con mi familia, mis profesores o0 mi empleador sobre lo que
necesito?

¢, Como puedo gestionar el cansancio que me produce el tratamiento sin reducir los
tratamientos mas importantes?

¢ Hay algun grupo de apoyo o recursos en linea que me recomiende?
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Mi registro mensual de sintomas

Traiga este registro a cada cita. Escala: 1 = Muy malo, 3 = Normal, 5 = Muy bueno.

Semana Peso (kg) | Tos (1-5) @ Energia ¢Heces ¢Se ha saltado | Notas
(1-5) normales? algun
tratamiento?
Semana 1
Semana 2
Semana 3
Semana 4
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MENSAJES CLAVE

1. Tratamiento: el panorama ha cambiado y sigue cambiando

Los moduladores de CFTR han transformado la FQ, que antes era una enfermedad
predominantemente infantil, en una afeccion cada vez mas compatible con una vida larga
y activa. El diagndéstico precoz, combinado con un tratamiento adecuado y continuado,
ofrece ahora resultados inimaginables hace 20 afios. Si aun no tienes acceso a los
moduladores, la atencion basada en la evidencia sin ellos sigue siendo eficaz, y contintia
la labor de defensa para cerrar la brecha de acceso.

2. Salud mental: cuidar la mente forma parte del tratamiento

La ansiedad y la depresion son hasta tres veces mas frecuentes en los pacientes con FQ
y sus cuidadores que en la poblacién general. Los problemas de salud mental no tratados
socavan directamente la adherencia al tratamiento y los resultados fisicos. El apoyo
psicologico forma parte de la atencion integral de la FQ.

3. Familia: nadie cuida solo, y los cuidadores también necesitan cuidados

La FQ no es una experiencia que el paciente viva de forma aislada. Toda la familia se ve
afectada. Crear una red de apoyo real (y atender las necesidades de los cuidadores) es
tan esencial como cualquier medicacién en el manejo a largo plazo de esta enfermedad.

4. Adherencia: el tratamiento debe adaptarse a la vida, y no al revés

No es posible lograr una adherencia perfecta. El objetivo es la mejor adherencia posible,
adaptada a la rutina y las circunstancias reales de cada persona. Los pacientes que
comprenden por qué reciben tratamiento y que cuentan con el apoyo de su equipo y su
familia se adhieren mejor al tratamiento y viven mejor.

5. Acceso: la aprobacién no es acceso, y esto debe cambiar

La aprobacién reglamentaria de un medicamento no significa que los pacientes puedan
acceder a él. Los registros nacionales, las politicas de salud publica, las asociaciones de
pacientes y la defensa sostenida son herramientas concretas para transformar la
aprobacion en acceso real. Conoce tus derechos y haz uso de ellos.
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GLOSARIO AMPLIADO

Guia de referencia para pacientes, familiares y cuidadores

Término

CF/FQ/FC

CFTR

Modulador de CFTR

Corrector

Potenciador

Trikafta / Kaftrio

Alyftrek

Exacerbacion

FEV1

FVC

Espirometria

Definicion

Abreviaturas de fibrosis quistica. En inglés: CF. En espafiol: FQ

(fibrosis quistica). En portugués: FC (fibrose cistica).

Regulador de la conductancia transmembrana de la fibrosis quistica:
la proteina regulada por el gen afectado en la FQ. Cuando el CFTR
no funciona correctamente, las células no pueden transportar
adecuadamente la sal y el agua, lo que provoca una acumulacién
de moco espeso.

Medicamento que corrige la funcidn de la proteina CFTR defectuosa
a nivel molecular, abordando la causa subyacente de la FQ en lugar
de solo los sintomas.

Tipo de modulador que ayuda a la proteina CFTR a adoptar la forma
tridimensional correcta para que pueda llegar a la superficie celular.
Ejemplos: elexacaftor, tezacaftor, lumacaftor.

Un tipo de modulador que ayuda a que una proteina CFTR con la
forma correcta permanezca abierta y funcione adecuadamente.
Ejemplo: ivacaftor (Kalydeco).

Nombres comerciales del modulador de triple combinacion
(elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor). Abarca aproximadamente al 90 %
de los pacientes con FQ que presentan mutaciones elegibles.
Ampliamente considerado como el avance mas transformador en la
historia de la FQ.

El modulador CFTR mas reciente (2024), que ofrece una
dosificacién de una vez al dia para los pacientes elegibles. La
elegibilidad depende de mutaciones especificas del CFTR.

Empeoramiento agudo de los sintomas respiratorios, que suele
requerir hospitalizacion y un tratamiento con antibiéticos
intravenosos. Por lo general, se manifiesta como aumento de la tos,
mayor produccion de secreciones y disminucion de la funcién
pulmonar.

Volumen espiratorio forzado en 1 segundo. La medida clave de la
funcioén pulmonar en la FQ: la cantidad de aire que se puede exhalar
con fuerza en un segundo. Se expresa como porcentaje del valor
esperado para la edad, la estatura y el sexo del paciente. Su
disminucion con el tiempo es un marcador clave de la progresion de
la enfermedad.

Capacidad vital forzada: la cantidad total de aire que se puede
exhalar con fuerza. Se utiliza junto con el FEV1 para evaluar la
funcién pulmonar.

Prueba de funcién pulmonar que mide el FEV1 y la FVC. Se realiza
soplando lo mas fuerte y rapido posible en un dispositivo. Debe
realizarse en cada visita a la clinica de FQ.
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PERT

Dornasa alfa (DNasa,
Pulmozyme)

Solucién salina
hiperténica
Broncodilatador

(salbutamol/albuterol)

Nebulizador

Técnica de despeje de
las vias respiratorias

Drenaje autégeno (DA)

Ciclo respiratorio
activo (ACBT)

PEP oscilante (Flutter,
Acapella)

Pseudomonas
aeruginosa

Complejo
Burkholderia cepacia

Prueba del sudor
(prueba del cloruro)

IRT (tripsindgeno
inmunorreactivo)

Terapia de sustitucion de enzimas pancreaticas. Capsulas o
comprimidos (p. e€j., Creon) que se toman con cada comida y
tentempié para sustituir las enzimas digestivas que el pancreas no
puede producir. La dosis se ajusta en funcion del contenido en
grasas de las comidas.

Medicamento inhalado que descompone las cadenas de ADN en el
moco de la FQ, haciéndolo mas fluido y facil de eliminar de las vias
respiratorias. Se administra mediante nebulizacion.

Solucion salina (normalmente al 3 % o al 7 %) que se inhala
mediante un nebulizador. Atrae agua hacia la superficie de las vias
respiratorias, lo que diluye el moco y mejora la limpieza ciliar. A
menudo se administra antes de las técnicas de limpieza de las vias
respiratorias.

Medicamento inhalado que relaja y abre las vias respiratorias. Se
administra siempre ANTES de otros medicamentos nebulizados.
Importante para pacientes con sensibilidad de las vias respiratorias.

Dispositivo que convierte el medicamento liquido en una fina niebla
para su inhalacion en los pulmones. Disponible en forma de
nebulizadores de chorro, ultrasénicos y de malla. Es esencial su
limpieza regular.

Cualquier técnica o dispositivo utilizado para aflojar y eliminar la
mucosidad de las vias respiratorias. Incluye el drenaje autdégeno, la
ACBT, los dispositivos PEP oscilantes y el drenaje postural.

Técnica de respiracion autodirigida que utiliza diferentes volimenes
pulmonares (bajo, medio y alto) para desplazar progresivamente la
mucosidad de las vias respiratorias pequefias a las grandes, donde
puede eliminarse con toses suaves.

Técnica de respiracion estructurada que consta de tres fases:
control de la respiracion (respiracion relajada), ejercicios de
expansion toracica (respiraciones profundas) y técnica de
espiracion forzada (toses secas).

Dispositivos portatiles que generan una presion espiratoria positiva
oscilante durante la exhalacion, produciendo vibraciones en las vias
respiratorias que aflojan y movilizan la mucosidad.

Bacteria comun que se encuentra en las vias respiratorias de los
pacientes con FQ, especialmente en los de edad avanzada. Su
presencia indica un mayor nivel de carga infecciosa. Se trata con
antibioticos inhalados y sistémicos.

Grupo de bacterias especialmente peligrosas en la FQ, asociadas a
un rapido deterioro pulmonar y a una elevada mortalidad. La razén
principal es que los pacientes con FQ no deben tener contacto fisico
entre si.

La prueba diagnéstica principal para la FQ. Mide la concentracion
de cloruro en el sudor. Los valores superiores a 60 mmol/L en
presencia de sintomas son diagndsticos de FQ.

Enzima pancreatica que se mide en el analisis de sangre del talon
del recién nacido. Un nivel elevado de IRT da lugar a la realizacién
de pruebas adicionales de FQ. Asi es como se diagnostica
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Insuficiencia
pancreatica

Malabsorcion

Obra
(Argentina)

Social

SUS - Sistema Unico
de Saude (Brasil)

EPS - Entidad
Promotora de Salud
(Colombia)

IMSS / ISSSTE
(México)
Amparo judicial
(México)

Tutela (Colombia)

Equipo
multidisciplinar de FQ

Mucoviscidosis

actualmente a la mayoria de los pacientes con FQ en los paises que
cuentan con programas de cribado neonatal.

Incapacidad del pancreas para producir suficientes enzimas
digestivas, presente en aproximadamente el 85 % de los pacientes
con FQ. Provoca malabsorciéon de grasas y vitaminas liposolubles
(A, D, E, K).

Incapacidad para absorber adecuadamente los nutrientes de los
alimentos. En la FQ, esto se debe principalmente a la insuficiencia
pancreatica. Los signos incluyen pérdida de peso, heces grasas y
deficiencias de vitaminas liposolubles.

Aseguradora de salud basada en el empleador en Argentina,
financiada mediante cotizaciones obligatorias sobre la ndémina.
Obligada por ley a cubrir todos los medicamentos para la FQ,
incluidos los moduladores, en virtud de la ley nacional sobre la FQ.

Sistema publico de salud unificado de Brasil. Desde 2023, Trikafta
figura en su formulario para los pacientes con FQ que cumplen los
requisitos.

Aseguradora de salud en los sistemas de salud contributivos y
subsidiados de Colombia. Esta obligada a autorizar los
medicamentos para la FQ; la denegacion puede ser impugnada
mediante tutela.

Las instituciones de salud publica mas grandes de México. EI IMSS
cubre a los trabajadores formales del sector privado; el ISSSTE
cubre a los trabajadores del sector publico. Ambos se han
enfrentado a impugnaciones legales para ampliar el acceso a los
moduladores.

Mecanismo juridico constitucional en México que permite a los
particulares impugnar las actuaciones de las entidades
gubernamentales que violen sus derechos fundamentales.
Ampliamente utilizado por los pacientes con FQ para obligar a las
instituciones de salud publicas a cubrir la terapia con moduladores.

Accion judicial constitucional urgente en Colombia para proteger los
derechos fundamentales (incluido el derecho a la salud). Ha
resultado muy eficaz para los pacientes con FQ a quienes sus EPS
han denegado la cobertura.

Modelo de atencion recomendado internacionalmente para la FQ,
que incluye a un neumologo, un nutricionista, un
fisioterapeuta/terapeuta respiratorio, un psicélogo, un trabajador
social, un enfermero y, cuando sea posible, un endocrinologo.

Nombre clinico alternativo de la fibrosis quistica, que todavia se
utiliza en algunos paises. Hace referencia al moco anormalmente
viscoso (espeso) que caracteriza a la enfermedad.

Este contenido ha sido elaborado de forma independiente por la Americas Health Foundation

con un patrocinio de Vertex.
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