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Resumen

Objetivos: Describir la experiencia del primer programa nacional en Espafia de terapia domiciliaria
(TD) para la administraciéon del tratamiento enzimatico en pacientes con enfermedad de Fabry (EF) y
Gaucher (EG).

Material y métodos: Estudio descriptivo del programa inicial de terapia domiciliaria en Espafa hasta
abril de 2016 (cerca de 2 anos de experiencia).

Resultados: 30 pacientes (11 con EGy 19 con EF) de 11 hospitales diferentes de 6 regiones distintas
estan participando (a fecha de Abril de 2016) en el programa de terapia domiciliaria, con un amplio
numero de centros del Este de Espana (Islas Baleares, Comunidad Valenciana y Cataluia: 26
pacientes), principalmente de Catalufia (6 hospitales) y Comunidad Valenciana (2 hospitales). Los
hospitales participantes son muy heterogéneos teniendo en cuenta su tamafio, con una mediana
(intervalo) de 331 (124-1.324) camas/hospital. EI hospital mas grande es el Hospital General de
Asturias (1,324 camas) y los de Cataluna (sobre 500 camas en 3 de los hospitales). Por
especialidades médicas, 31,2% de los 16 facultativos participantes son especialistas en Medicina
Interna, con el mismo porcentaje de hematdlogos y 25% de nefrdlogos. Seis centros tienen 1-2
pacientes incluidos en el programa, siendo los hospitales con el mayor nimero de pacientes el
Hospital de Bellvitge (619 camas) con 7 y el Hospital de Alcoy (310 camas) con 6. No hubo ningun
efecto secundario registrado con las infusiones y ningln paciente inicialmente incluido abandoné el
programa.

Conclusiones: La experiencia inicial en el programa de terapia domiciliaria en Espafa para el
tratamiento de enfermedades lisosomales tuvo un resultado positivo como demostré el hecho de que
no hubo ningun efecto secundario registrado o empeoramiento en el control de los pacientes. Es
notable, sin embargo, el escaso numero de pacientes y centros incluidos, con una gran
heterogeneidad en el actual programa activo.
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