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TERAPIA ENZIMATICA SUSTITUTIVA EN EL TRATAMIENTC
DE ENFERMEDAD DE POMPE DE INICIO TARDIO | '
Obijetivo

»Describir un caso de Enfermedad de Pompe de inicio tardio.

»Analizar la evolucion funcional durante la terapia de recambio enzimatico usando parametros bioguimicos
y respiratorios como marcadores de progresion.

» Describir las reacciones adversas derivadas del tratamiento.

Material y métodos

Estudio observacional retrospectivo de un paciente diagnosticado de Enfermedad de Pompe que en 2007 inicid
tratamiento con la forma recombinante de |la enzima, dosificada a 20 mg/kg cada dos semanas. Durante el periodo de

estudio (Junio 2007 — marzo 2009), se registraron valores de enzimas sericas (GOT, GPT, GGT, LDH y CK) y
parametros de funcion respiratoria como marcadores clinicos de progresion de la enfermedad.

Resultados
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ESTADO DE OXIGENACGION
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Conclusiones

Aungue no se observan signos de mejoria clinica en cuanto a la bioguimica sanguinea, si se observan en los

parametros de funcion respiratoria. Por tanto, la terapia enzimatica sustitutiva parece frenar la progresion de la
enfermedad y mejorar la calidad de vida, ofreciendo una alternativa terapéutica a corto plazo bien tolerada.
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