
Obtención de conceptos (OC)

• Objetivo: Desarrollar un modelo conceptual del AEA-C1INH que pueda revelar conceptos 
importantes sobre la enfermedad que respalden una estrategia de evaluación de los 
resultados clínicos.

• Enfoque: Guía de entrevistas semiestructuradas con preguntas abiertas, para obtener de 
los pacientes descripciones de las manifestaciones del AEA-C1INH y su impacto.

• Análisis: Se utilizaron principios de análisis temático4-5 con características de teoría 
fundamentada6-7.

– Se desarrolló una cuadrícula de saturación de conceptos relacionada con las crisis de 
AEA-C1INH según lo notificado por los pacientes8.

– Se utilizaron los datos de las entrevistas analizadas para desarrollar un modelo 
conceptual de AEA-C1INH.

Entrevistas cognitivas 

• Objetivo: Explorar y confirmar la relevancia de adaptar al AEA-C1INH los ítems validados 
de RNP para el angioedema hereditario (AEH)9-12, otra enfermedad mediada por la 
bradicinina con manifestaciones clínicas similares.

• Enfoque: Preguntas estructuradas para evaluar la comprensión y la relevancia de la 
impresión global del paciente sobre el cambio (PGI-C), la PGI sobre la gravedad (PGI-S), la 
evaluación global del paciente sobre el cambio (PGA-C) y la PGA sobre el estado (PGA-S).

• Análisis: Los datos de las entrevistas cognitivas se analizaron con un enfoque de análisis 
de contenido, centrándose en el análisis a nivel de ítem y en la identificación de problemas 
asociados con la interpretación, el recuerdo y la claridad. También se evaluó la relevancia 
para la experiencia del paciente del AEA-C1INH junto con las percepciones de los 
participantes de cambios significativos en los síntomas y los impactos en relación con
las medidas.

• Evaluaciones de RNP: Se evaluaron la comprensión, la interpretación y la percepción de 
los participantes de un cambio significativo en 4 evaluaciones de RNP.
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Angioedema adquirido por deficiencia del inhibidor de C1: Modelo conceptual de la experiencia 
del paciente y evaluación de los resultados notificados por el paciente

Estos resultados sirven de base para un nuevo modelo conceptual centrado en el 
paciente para el angioedema adquirido por deficiencia del inhibidor de C1 (AEA-C1INH). 
Las entrevistas cognitivas revelaron que los ítems de evaluación e impresión global del 
paciente eran relevantes y fáciles de interpretar por los pacientes.
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Conclusiones principales

• Angioedema adquirido por deficiencia del inhibidor de C1 (AEA-C1INH): Enfermedad
rara mediada por la bradicinina y caracterizada por crisis edematosas dolorosas e 
impredecibles1-3.

• Tratamientos: No hay tratamientos aprobados para las crisis de AEA-C1INH1-2.

• Herramientas de resultados notificados por el paciente (RNP): No hay herramientas de 
RNP validadas para su uso en el AEA-C1INH.

• Estudio: Para abordar esta laguna de conocimiento, presentamos los resultados de un 
estudio de obtención de conceptos y entrevista cognitiva combinadas que evalúa la 
experiencia de los pacientes con AEA-C1INH en la vida real.
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Métodos

Participantes

• Se incluyó a ocho adultos con AEA-C1INH en Estados Unidos que completaron el estudio.
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Figura 1. Escalas de evaluación de RNP
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Tabla 1. Datos demográficos, características de la enfermedad y tratamientos de los participantes

Media de edad (intervalo); DE 67,6 años (48-77); 9,2

Sexo, n (%)

Mujer 7 (87,5 %)

Hombre 1 (12,5 %)

Raza/etnia, n (%)

Blanca 8 (100 %)

Media de edad al inicio de los síntomas (intervalo); DE 55,9 años (48-68); 7,1

Media de edad en el momento del diagnóstico (intervalo); DE 57 años (48-68); 9,4

Número medio de crisis en las últimas 12 semanas (intervalo); DE 5,5 (0-30); 10,0

Tratamientos para el AEA-C1INH – Prescritosa, n (%)

Icatibant (30 mg/3 ml, según sea necesario) 7 (87,5 %)

Berotralstat (150 mg, una vez al día) 2 (25,0 %)

Lanadelumab (300 mg/2 ml, cada 2 semanas) 2 (25,0 %)

Inhibidor de la esterasa C1 humana (dosis desconocida, antes de 
procedimientos dentales)

1 (12,5 %)

Danazol (dosis desconocida, antes de procedimientos dentales) 1 (12,5 %)

Inhibidor de esterasa C1 recombinante (2100 unidades, antes de los 
procedimientos médicos)

1 (12,5 %)

Afecciones subyacentes, n (%)

Gammapatía monoclonal de significado incierto (GMSI) 3 (37,5 %)

Miastenia grave 1 (12,5 %)

Cáncer de mama (en remisión) 1 (12,5 %)

Leucemia linfocítica crónica (LLC) 1 (12,5 %)

Linfoma con resultado de las pruebas negativo 1 (12,5 %)

Trastorno linfoproliferativo de linfocitos B 1 (12,5 %)

AEAE-C1INH: angioedema adquirido por deficiencia del inhibidor de C1; DE: desviación estándar. aPrescrito por los médicos para una indicación no autorizada.

Áreas de crisis

• Los participantes refirieron 10 áreas únicas de crisis; número medio (DE) de crisis en las 
últimas 12 semanas 5,5 (10,0).
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AEA-C1INH: angioedema adquirido por deficiencia del inhibidor de C1.

Figura 1. Áreas de crisis de AEA-C1INH descritas por los participantes

Edema de pies (n = 5/8; 62,5 %)

Edema abdominal/intestinal (n = 7/8; 87,5 %)

Edema facial (n = 6/8; 75,0 %)

Edema de manos (n = 5/8; 62,5 %)

Edema de garganta – interno (n = 4/8; 50,0 %)

Edema de lengua (n = 3/8; 37,5 %)

Edema genital (n = 3/8; 37,5 %)

Edema articular (n = 1/8; 12,5 %)
Edema de brazo (n = 3/8; 37,5 %)

Edema de cuello – externo (n = 3/8; 37,5 %)

Modelo conceptual

• Los conceptos enumerados en este modelo no son exhaustivos. 
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Figura 2. Modelo conceptual de AEA-C1INH

Diagnóstico

• Visitas al servicio de 
urgencias

• Hospitalizaciones

• Diagnósticos erróneos
• Varios médicos

Tratamiento

Uso extraoficial del TAD y/o PLP para el AEH

Desencadenantes

• Estrés*
• Procedimientos 

médicos 
o dentales*

• Lesión*

• Sobreuso/esfuerzo 
físico*

• Medicamentos/vacunas*

• Uso de tacones altos*

• Enfer-
medad

• Quema-
dura solar

Síntomas prodrómicos

• Sentir que algo 
va a suceder*

• Síntomas 
pseudogripales

• Cambios de humor

• Fatiga
• Náuseas

• Eructos 
• Hormigueo

Episodios de crisis

• Edema intestinal/abdominal 
(n = 7)

• Edema facial (n = 6)
• Edema de brazo (n = 3)
• Edema de cuello (externo; n = 3)

• Edema de pies (n = 5)
• Edema de manos 

(n = 5)
• Edema de garganta 

(n = 4)

• Edema de lengua 
(n = 3)

• Edema genital (n = 3)
• Edema articular (n = 1)

Otros:
• Erupción en el cuerpo 

(n = 1)
• Fatiga no asociada 

a una crisis (n = 1)

Efectos de vivir con AEA-C1INH

Actividades cotidianas 
(75 %, n = 6):
• No puedo hacer nada*
• Incapaz de conducir*
• Incapaz de escribir*

Efectos sociales y familiares 
(87,5 %, n = 7)
• No quiero salir*
• Menos apoyo para el AEA-C1INH 

que para el AEH*
• Preocupación por la 

familia/amigos*

Efectos relacionados con el tratamiento 
(87,5 %, n = 7):
• La medicación es cara*
• El seguro no cubriría los medicamentos*
• Necesidad de tomar medicamentos antes de 

procedimientos/episodios*
• Dificultad para explicar el AEA-C1INH a 

otros profesionales sanitarios*
• Falta de apoyo de los profesionales 

sanitarios para adquirir medicamentos*

Aficiones/actividades de ocio 
(75 %, n = 6):
• Dificultad para viajar* 

Efectos emocionales 
(75 %, n = 6):
• Estrés relacionado con el 

tratamiento*
• Miedo a una posible crisis*
• Vergüenza*
• Dificultad para enfrentarse al 

diagnóstico*
Efectos en el trabajo 
(62,5 %, n = 5):
• Ausencia laboral*
• Interfiere con la capacidad 

para completar tareas 
laborales*

• Trabajará desde casa 
en lugar de en la oficina*

*Indica la mención en ≥2 personas.
AEA-C1INH: angioedema adquirido por deficiencia del inhibidor de C1; AEH: angioedema hereditario; PLP: profilaxis a largo plazo; TAD: tratamiento a 
demanda.
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“Fácil de responder”. 

“Todavía no tiene sentido para 
mí, porque no entiendo cómo 
podría imaginarme tomar un 
medicamento que aún no está 
ahí y, por tanto, ¿cómo podría 
responder?”

“Fácil [de responder]”.

“...a veces no tengo síntomas, 
pero tengo el pródomo. Sé que 
la sensación se apodera de tu 
cuerpo y sabes que vas a tener 
una hinchazón, pero ahora mismo 
no hay síntomas”.

“Creo que es bastante fácil de 
entender...”

“Por lo tanto, creo que la 
subjetividad de eso es tan clara y 
evidente que sería difícil para 
cualquiera... Pregunta sencilla, 
respuestas difíciles de elegir...”

“Fue fácil 
[de responder]”.

“...Es un poco difícil, porque 
si solo nos basamos en 
12 semanas, al menos en 
mi caso, la frecuencia de las 
crisis es mucho menor que 
12 semanas”.

Figura 4. Porcentaje de participantes que consideraron que cada evaluación de RNP era 
fácil de responder
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Figura 5. Percepción de los participantes de un cambio significativo en cada evaluación 
de RNP
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Consideraron que 
“mejor” es un cambio 
significativo hasta 
4 horas después del 
tratamiento

Consideraron que 1 nivel 
de cambio es significativo 
hasta 4 horas después del 
tratamiento

Lo considerarían 
significativo si su influencia 
sobre la CVRS no hubiera 
cambiado después de 
12 semanas

Consideraron que 
“un poco mejor” 
después de 
12 semanas es un 
cambio significativo

“Interesante. Vuelvo a 
pensar que “mejor” 
(sería significativo)”.

“[‘Moderado’ a] ‘leve’ [sería 
significativo]”.

“Supongo que no me importaría 
[que se mantuviera en un nivel 
leve]. No recuerdo lo que he 
dicho antes, pero siempre que 
fuera algo que prometiera 
mejorar en 6 meses, sí”.

“Sí, [...] Porque incluso los 
síntomas pueden ser tan 
crónicos y tan molestos que, 
si fuera ‘un poco mejor’, 
sería estupendo”.

CVRS; calidad de vida relacionada con la salud; PGA-C: evaluación global del paciente sobre el cambio; PGA-S: evaluación global del paciente sobre el estado; 
PGI-C: impresión global del paciente sobre el cambio; PGI-S: impresión global del paciente sobre la gravedad; RNP: resultado notificado por el paciente. aUn 
participante no pudo completar las evaluaciones de PGI-S, PGA-C y PGA-S debido a limitaciones de tiempo. bDos participantes no se preguntaron si “mejor” 
sería un cambio significativo porque creían que solo “mucho mejor” sería significativo. cUn participante no pudo completar la evaluación de PGA-C debido a 
limitaciones de tiempo. dUn participante interpretó de forma inexacta la escala de respuesta y, por lo tanto, fue excluido. 

PGA-C: evaluación global del paciente sobre el cambio; PGA-S: evaluación global del paciente sobre el estado; PGI-C: impresión global del paciente sobre 
el cambio; PGI-S: impresión global del paciente sobre la gravedad; RNP: resultado notificado por el paciente. aUn participante no pudo completar las 
evaluaciones de PGI-S, PGA-C y PGA-S debido a limitaciones de tiempo. 
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Evaluación de los RNP

• La mayoría de los participantes interpretaron correctamente las escalas PGI-C, PGA-C y 
PGA-S (Figura 3) y >50 % consideraron los cuatro ítems fáciles de responder (Figura 4). 

• Hasta 4 horas después del tratamiento, los participantes percibieron “mejor” y “1 nivel de 
cambio” como un cambio significativo para PGI-C y PGI-S, respectivamente (Figura 5). 
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“Me pregunta por mis 
síntomas ahora mismo en 
comparación con el inicio del 
tratamiento con el fármaco 
del estudio [...] Es fácil”.

“Bueno, te pide que califiques lo 
‘grave’ que son tus síntomas”.

“Entonces, ¿cómo se ve afectada 
mi calidad de vida ahora mismo, 
por el angioedema, debido al 
angioedema?”

“Es decir, ¿cómo se ha visto 
afectada la calidad de vida 
por el angioedema desde 
que empecé a tomar el 
medicamento del estudio?” 
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86.0%
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PGA-C

100% 
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86.0%
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Figura 3. Porcentaje de participantes que interpretaron correctamente cada evaluación 
de RNP

PGA-C: evaluación global del paciente sobre el cambio; PGA-S: evaluación global del paciente sobre el estado; PGI-C: impresión global del paciente sobre el 
cambio; PGI-S: impresión global del paciente sobre la gravedad; RNP: resultado notificado por el paciente. aUn participante no pudo completar las 
evaluaciones de PGI-S, PGA-C y PGA-S debido a limitaciones de tiempo. 
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