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OBIJETIVO
DETERMINAR CUAL ES EL IMPACTO REAL

Las enfermedades Lisosomales son un tipo de condicién metabdlica rara causadas por deficiencias en Cuantificar el impacto clinico, social y econémico de las LSDs, Analizar la carga para el SNS, pacientes y
la enzima. Estos desordenes, significan un impacto en los pacientes y sus familias y en el sistema familias, Identificar necesidades no cubiertas y oportunidades de mejora, Generar evidencia para
nacional de salud. Este estudio evalua el impacto diario en la vida y su carga econdmica y social. optimizar la atencién y la toma de decisiones sanitarias.

Este estudio ha sido realizado a través de cuestionarios ofrecidos desde la Asociacion de pacientes MPS-Lisosomales con un numero total de 86 participantes.

Los encuestados son pacientes adultos y cuidadores.
Se hizo una Revision bibliografica; Se crearon los grupos de trabajo; Se confeccionaron los cuestionarios; Se analizé la poblacion diana de destino y por ultimo se analizo y se estimo los costes directos e indirectos.

Situacion laboral/formativa

De los 86 pacientes:
Dependencia y cuidados:

* 22 Pacientes que responden Impacto econdmico familiar:
por si mismos * De los 64 cuidadores, 46 son mujeres y 18 son hombres
* EI 82,6 % necesita ayuda diaria y el 48,9 % requiere mas de un e El 75,6 % de las familias tienen ingresos < 3.000
15,1% emple.adc:s cuidador ] €/mes
47,7 % estudiantes * Solo 16,3 % recibe cuidados formales (57,1 % financiados por la * Ingreso medio anual: 26.032 €
11,6 % no escolarizados s : o : :
familia) * Destinan el =25 % a cuidados y tratamientos.

* E| 86,0 % tiene discapacidad reconocida (53,5 % = 65 %
discapacidad)

* 64 Cuidadores/as que
responden por paciente

59,4 % empleados 4 4 . . . . . . 1s o
28,1 % desempleados por su rol Las LSDs requieren un manejo clinico continuo, multidisciplinar y altamente Los pafu.entes de IjDS SIS 10_7_'8 ‘"s'ta_s medlc_a,s,/anfx. _
de cuidado demandante tanto para el SNS como para las familias. \ * Especialidades mas frecuentes: Fisioterapia, Atencion Primaria,
Y, i Logopeda, Enfermeria y Pediatria P

_ _ _ s ~ Limitacién funcional Limitacion cognitiva
Tipos de LSD diagnosticadas

Diagnostico:
En los 86 pacientes: * La edad media de diagnodstico es 9,9 anos - con un tiempo medio de 4,3 aios

\_ /

e 19 Sanfilippo

e 16 Fab
e 13 -IaurIrZr / \

Limitaciones de los

* 13 Morquio pacientes con LSD:

* 12 Hunter

* 5 mucolipidosis Il, I, IV * EI 79,1 % pacientes

* 3Sly limitaciones funcionales

* EI 50,1 % pacientes
limitaciones cognitivas

GM1, Maroteaux-Lamy,
sindrome de Batten y alfa- \ /

manosidosis

5 Gaucher, gangliosidosis

B desconocida

Bl ninguna [lleve [ moderada grave total

g * E| 60,5 % recibio tratamiento especifico y 66,9 % requirio cirugia en los ultimos 3
\lv afos.
S ~ * El 40,1 % de los pacientes requieren Servicio de Urgencias — con una media de 2 visitas/afio. + Para el diagndstico y seguimiento de los pacientes: alto uso de pruebas
* EI 41,9 % requiere hospitalizacion con 11,5 dias de estancia media. bioquimicas, pruebas de imagen y otras pruebas complementarias y
/

MENSAJES CLAVE

Alta complejidad asistencial: = 42 % de los pacientes requiere hospitalizacion.
+ Un elevado numero de visitas médicas—> Manejo clinico intensivo y continuo

Brecha terapéutica: = 40 % de pacientes no recibe tratamiento especifico - Los tratamientos
actuales no evitan completamente progresion ni complicaciones.

6“‘ El Impacto econdmico familiar: > 6.000 €/ano de gasto directo.

0 Elevada carga econdmica: Alto coste anual por paciente = 228.232 €.
ﬁ.—oa =25 % de los ingresos familiares - agravado por pérdida de empleo del cuidador.

Tratamientos = principal componente del gasto.

ABORDAJE

Con

] o=
J =
E
Garantizar acceso equitativo, ampliando la cobertura del SNS, a servicios Reconocimiento de la figura del cuidador/cuidadora con Adoptar un modelo de gestion multidisciplinar que trascienda el
clave hoy mayoritariamente privados (rehabilitacion y salud mental) para politicas y programas que mitiguen el impacto econémico, tratamiento, con un abordaje integral |las necesidades sociales y de
los pacientes. fisico, emocional y laboral. calidad de vida de los afectados/as.
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