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Angioedema adquirido por deficiencia del inhibidor de C1: Modelo conceptual de la experiencia
del paciente y evaluacion de los resultados notificados por el paciente
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Resultados Resultados

Conclusiones principales

Estos resultados sirven de base para un nuevo modelo conceptual centrado en el Participantes Evaluacion de los RNP
paciente para el angioedema adquirido por deficiencia del inhibidor de C1 (AEA-CTINH). « Se incluy6 a ocho adultos con AEA-C1INH en Estados Unidos que completaron el estudio. - La mayoria de los participantes interpretaron correctamente las escalas PGI-C, PGA-C y
Las.entrewstas cognitivas re;vglaron que los items de evalugcmn e impresion global del PGA-S (Figura 3) y >50 % consideraron los cuatro items faciles de responder (Figura 4).
paciente eran relevantes y faciles de interpretar por los pacientes. Tabla 1. Datos demograficos, caracteristicas de la enfermedad y tratamientos de los participantes + Hasta 4 horas después del tratamiento, los participantes percibieron “mejor” y “1 nivel de
Media de edad (intervalo); DE 67,6 afios (48-77); 9,2 cambio” como un cambio significativo para PGI-C y PGI-S, respectivamente (Figura 5).
Mujer 7 (87,5 %) Figura 3. Porcentaje de participantes que interpretaron correctamente cada evaluacion
0 Hombre 1(12,5%) de RNP
1 00 /0 Raza/etnia, n (%) PGI-C
0 - PGI-S
No hay de los participantes Blanca 8 (100 %)
herramientas de Se desarrollo un interpretaron Media de edad al inicio de los sintomas (intervalo); DE 55,9 afios (48-68); 7,1 “Me pregunta por mis “Bueno, te pide que califiques lo
resultados modelo correctamente la PGI-C Media de edad en el momento del diagnéstico (intervalo); DE 57 afios (48-68); 9,4 ilonrzorgfasc?gr?rc?)??lr;?c?g ol 42.9% ‘grave’ que son tus sintomas”.
No hay tratamientos notificados por el conceptual de para evaluar Nimero medio de crisis en las iltimas 12 semanas (intervalo); DE 5,5 (0-30); 10,0 trata?niento con el farmaco (3/74)
aprobados para las paciente validadas enfermedad los sintomas de la Tratamientos para el AEA-CTINH - Prescritos?, n (%) del estudio [...] Es facil”
crisis de AEA-C1INH para el AEA-C1INH para el AEA-CT1INH crisis de AEA-C1INH P AP '
Icatibant (30 mg/3 ml, segun sea necesario) 7 (87,5 %)
AEAE-C1INH: angioedema adquirido por deficiencia del inhibidor de C1; PGI-C: impresion global del paciente sobre el cambio. Berotralstat (1 50 Mg, una vez al dl’a) 2 (25'0 %)
Lanadelumab (300 mg/2 ml, cada 2 semanas) 2 (25,0 %) PGA-C PGA-S
Inhibidor de la esterasa C1 humana (dosis desconocida, antes de 1(12,5 %) “Es decir, ;como se ha visto “Entonces, ;cdmo se ve afectada
procedimientos dentales) ' afectada la calidad de vida mi calidad de vida ahora mismo,
Antecedentes Danazol (dosis desconocida, antes de procedimientos dentales) 1(12,5 %) por el angioedema desde por el angioe;c'i'ema, debido al
Inhibidor de esterasa C1 recombinante (2100 unidades, antes de los 1(125% quedgmpece a;o:nar eL. o angioedema’
. . . c .. C g ep s . dimientos médicos) (12,5 %) medicamento del estudio?
 Angioedema adquirido por deficiencia del inhibidor de C1 (AEA-C1INH): Enfermedad proce
rara mediada por la bradicinina y caracterizada por crisis edematosas dolorosas e Afecciones subyacentes, n (%)
impredecibles’3. Gammapatia monoclonal de significado incierto (GMSI) 37,5 %

Miastenia grave 12,5% PGA-C: evaluacion global del paciente sobre el cambio; PGA-S: evaluacion global del paciente sobre el estado; PGI-C: impresion global del paciente sobre el

3 (37,5 %)
1(125%)
Cancer de mama (en remisién) 1 (1 2,5 0/0) cambio; PGI-S: impresidn global del paciente sobre la gravedad; RNP: resultado notificado por el paciente. @Un participante no pudo completar las
1(125%)
1(12,5%)

« Tratamientos: No hay tratamientos aprobados para las crisis de AEA-CTINH'-2,

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

evaluaciones de PGI-S, PGA-C y PGA-S debido a limitaciones de tiempo.
12,5 %

Linfoma con resultado de las pruebas negativo 12,5 %

Trastorno linfoproliferativo de linfocitos B 1(12,5%) Figura 4. Porcentaje de participantes que consideraron que cada evaluacion de RNP era
AEAE-C1INH: angioedema adquirido por deficiencia del inhibidor de C1; DE: desviacion estandar. 2Prescrito por los médicos para una indicacién no autorizada. féCiI de responder

Leucemia linfocitica crénica (LLC)

« Estudio: Para abordar esta laguna de conocimiento, presentamos los resultados de un
estudio de obtencion de conceptos y entrevista cognitiva combinadas que evalua la
experiencia de los pacientes con AEA-CTINH en la vida real.

Areas de crisis PGI-C “Facil de responder”. PGI-S “Facil [de responder]”.

* Los participantes refirieron 10 areas dnicas de crisis; nimero medio (DE) de crisis en las

Métodos tltimas 12 semanas 5,5 (10,0).

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

“Todavia no tiene sentido para “...a veces no tengo sintomas,
mi, porque no entiendo como M\ pero tengo el prodomo. Sé que
podria imaginarme tomar un 97.1% la sensacion se apodera de tu

medicamento que aun no esta (4/7?) cuerpo y sabes que vas a tener

ahi'y, por tanto, ;cémo podria una hinchazdn, pero ahora mismo

Obtencion de conceptos (0OC)

responder?” no hay sintomas”.

* Objetivo: Desarrollar un modelo conceptual del AEA-CTINH que pueda revelar conceptos Edema facial (n = 6/8; 75,0 %) °

importantes sobre la enfermedad que respalden una estrategia de evaluacion de los Edema de cuello - externo (n = 3/8; 37.5 %) . Edema de lengua (n = 3/8; 37,5 %)

resultados clinicos. Y ©———— Edema de garganta - interno (n = 4/8; 50,0 %) PGA-C “Fue facil PGA-S “Creo que es bastante facil de

, : : : [de responder]”. entender...”

 Enfoque: Guia de entrevistas semiestructuradas con preguntas abiertas, para obtener de

los pacientes descripciones de las manifestaciones del AEA-C1INH y su impacto. Edema de brazo (n = 3/8,37,5 %) ———— . Edema articular (n = 1/8; 12,5 %) “ ..Es un poco diffcil, porque TP\ Porlotanto, creo quela

T - C . Spe s ST ;. , Y si solo nos basamos en : . subjetividad de eso es tan claray

« Analisis: Se utilizaron principios de analisis tematico*> con caracteristicas de teoria Edema abdominal/intestinal (n = 7/8; 87,5 %) o 12 semanas, al menos en (IR  cvidente que serfa dificil para

fundamentada®’. ] ®——— Edema de manos (n = 5/8; 62,5 %) mi caso, la frecuencia de las cualquiera... Pregunta sencilla,

Edema genital (n = 3/8; 37,5 %) I crisis es mucho menor que respuestas dificiles de elegir...”

— Se desarrollé una cuadricula de saturacion de conceptos relacionada con las crisis de
AEA-C1INH segun lo notificado por los pacientes?.

— Se utilizaron los datos de las entrevistas analizadas para desarrollar un modelo
PGA-C: evaluacidn global del paciente sobre el cambio; PGA-S: evaluacion global del paciente sobre el estado; PGI-C: impresion global del paciente sobre
COﬂCepTU8| de AEA'C1 IN H . el cambio; PGI-S: impresion global del paciente sobre la gravedad; RNP: resultado notificado por el paciente. 2Un participante no pudo completar las
evaluaciones de PGI-S, PGA-C y PGA-S debido a limitaciones de tiempo.

12 semanas”.

Entrevistas cognitivas

- : . , : @ Edema de pies (n = 5/8; 62,5 %)
* Objetivo: Explorar y confirmar la relevancia de adaptar al AEA-C1INH los items validados
de RNP para el angioedema hereditario (AEH)®2, otra enfermedad mediada por la | ) o Figura 5. Percepcion de los participantes de un cambio significativo en cada evaluacion
. e . . . , . .. AEA-CTINH: angioedema adquirido por deficiencia del inhibidor de C1.
bradicinina con manifestaciones clinicas similares. de RNP
 Enfoque: Preguntas estructuradas para evaluar la comprension y la relevancia de la Modelo conceptual

PGI-C PGI-S

Consideraron que
“mejor” es un cambio

impresion global del paciente sobre el cambio (PGI-C), la PGI sobre la gravedad (PGI-S), la

« Los conceptos enumerados en este modelo no son exhaustivos.
evaluacion global del paciente sobre el cambio (PGA-C) y la PGA sobre el estado (PGA-S). :

Consideraron que 1 nivel
de cambio es significativo

. T . - . Sre ] LS ol . -
ANAIISIS: lTOS datos,de las entrevm?? ‘?Og"'t."’as Se, analizaron ,Con u.n' enfplque de analisis Figura 2. Modelo conceptual de AEA-C1INH significativo hasta SYMFY  hasta 4 horas después del
de contenido, centrandose en el analisis a nivel de item y en la identificacion de problemas 4 horas después del CYEY tratamiento
asociados con la interpretacion, el recuerdo y la claridad. También se evalud la relevancia tratamiento
para la experiencia del paciente del AEA-C1INH junto con las percepciones de los . Estrés* . Sobreuso/esfuerzo  + Enfer + Sentirquealgo . Fatiga - Eructos .. [Moderado’ a] leve’ [seria

oo d b . f . I ’ I . I . s e Procedimientos fisico* medad > va a suceder* « Nduseas » Hormigueo Interesante. Vuelvo a SignificatiVO]".
part|C|pantes € CamDlIosS signl Icativos en 10s sintomas Yy 10S |mpactos en reitacion con 1 médicos « Medicamentos/vacunas* . Quema- « Sintomas pensar que “mejor”
las medidas. o dentales* » Uso de tacones altos* dura solar pseudogripales (seria significativo)”.
. ., . ., ., e Lesion* « Cambios de humor
 Evaluaciones de RNP: Se evaluaron la comprension, la interpretacion y la percepcion de
los participantes de un cambio significativo en 4 evaluaciones de RNP. ‘ v PGA-C PGA-S
« Edema intestinal/abdominal « Edema de pies (n=5) + Edema de lengua Otros: Consideraron que Lo considerarian
Figura 1. Escalas de evaluacion de RNP I(Erliz 7) facial (n = 6 * I(Eden;;l de manos I(;Z; 3) tal (n= 9 * I(ErUp‘(l:;én en el cuerpo “un poco mejor” significativo si su influencia
« Edema facial (n = n=  Edema genital (n = n= 0 < 0 ‘
 Edema de brazo (n = 3)  Edema de garganta  Edema articular (n = 1) « Fatiga no asociada 83.3% despues de 90.0% SObre.Ia CVRS no, hubiera
» Edema de cuello (externo; n = 3) (n=4) a una crisis (n = 1) (5/62°) 12 semanas es un (3/629) cambiado después de
Mucho Un poco T cambio significativo 12 semanas
eor PO ey Mot
* Visitas al servicio de « Diagndsticos erréneos "?I’, [..] Porque incluso los ESupongo que n,o me impor,ta”'a
urgencias « Varios médicos - sintomas pueden ser tan que se mantuviera en un nivel
- Hospitalizaciones Uso extraoficial del TAD y/o PLP para el AEH crénicos y tan molestos que, leve]. No recuerdo lo que he
si fuera ‘un poco mejor’, dicho antes, pero siempre que
! v | seria estupendo”. fuera algo que prometiera
Muy Grave Moderado mejorar en 6 meses, si".
grave . . , , .
Actividades cotidianas Efectos relacionados con el tratamiento Efectos emocionales
(75 %, n = 6): (87,5 %,n=7): (75 %, n = 6): CVRS; calidad de vida relacionada con la salud; PGA-C: evaluacion global del paciente sobre el cambio; PGA-S: evaluacion global del paciente sobre el estado;
* No puedo hacer nada* » La medicacion es cara* * Estrés relacionado con el PGI-C: impresion global del paciente sobre el cambio; PGI-S: impresion global del paciente sobre la gravedad; RNP: resultado notificado por el paciente. 2Un
* Incapaz de conducir* « El seguro no cubriria los medicamentos* tratamiento* participante no pudo completar las evaluaciones de PGI-S, PGA-C y PGA-S debido a limitaciones de tiempo. PDos participantes no se preguntaron si “mejor”
« Incapaz de escribir* . Necesidad de tomar medicamentos antesde  * Miedo a una posible crisis* seria un cambio significativo porque creian que solo “mucho mejor” seria significativo. ¢Un participante no pudo completar la evaluacién de PGA-C debido a
.. o . Verqi * limitaciones de tiempo. 9Un participante interpret6 de forma inexacta la escala de respuesta y, por lo tanto, fue excluido.
Mucho Un poco Sin . - procedimientos/episodios erguenza
: Efectos sociales y familiares - Dificultad para explicar el AEA-CTINH a « Dificultad para enfrentarse al
peor peor cambios (87,5%n=7) otros profesionales sanitarios* diagndstico*
* No quiero salir* « Falta de apoyo de los profesionales Efectos en el trabajo
* Menos apoyo para el AEA-C1INH sanitarios para adquirir medicamentos* (62,5 %, n = 5):
que para el AEH* « Ausencia laboral* . o I 7 geo
 Preocupacion por la Aficiones/actividades de ocio * Interfiere con la capacidad REfe I'enCIHS bl bllog raflcaS
. familia/amigos* (75 %, n = 6): para completar tareas
BB Afectacion Afectacion Afectacién No -+ Dificultad para viajar* laborales* . — .
muy derad - Trabajaré desde casa 1. Longhurst HJ, et al. Clin Exp Immunol. 2017;188(1):148-53. 2. Trainotti S, et al. J Allergy Clin Immunol Pract.
Ao s fuerte moderadd leve afectado en lugar de en la oficina* 2023;11(12):3772-9. 3. Cicardi M, et al. Allergy Asthma Clin Immunol. 2010;6(1):14. 4. Braun V, et al. Qual Res
Psych. 3(2):77-101. 5. Joffe H, et al. Research methods for clinical and health psychology. London: SAGE; 2004:56-58.
foa | , 6. Bryant A, et al. The SAGE handbook of current developments in grounded theory. London: SAGE; 2019. 7. Corbin J, et al.
*Indica la menci6n en 22 personas. - itnti . : ; . .
PGA-C: evaluacion global del paciente sobre el cambio; PGA-S: evaluacion global del paciente sobre el estado; PGI-C: impresidon global del paciente sobre el AEA-C1INH: angioedema adquirido por deficiencia del inhibidor de C1; AEH: angioedema hereditario; PLP: profilaxis a largo plazo; TAD: tratamiento a Basics of qualltatlve research: Techn/ques and procedures for develong grounded theory' London: SAGE; 2008.
cambio; PGI-S: impresion global del paciente sobre la gravedad; RNP: resultado notificado por el paciente. demanda. 8. Kerr C, et al. Expert Rev Pharmacoecon Outcomes Res. 2010;10(3):269-81. 9. Weller K, et al. Allergy. 2012;67(10):1289-

98. 10. Vanya M, et al. J Patient Rep Outcomes. 2023;7(1):33. 11. Weller K, et al. Allergy. 2013;68(9):1185-92. 12. Brix ATH,
et al. Acta Derm Venereol. 2021;101(5):adv00456.
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