TRATAMIENTO DE ESCLEROSIS LATERAL
AMIOTROFICA CON FENILBUTIRATO DE
GLICERILO Y ACIDO
TAURURSODESOXICOLICO FUERA DE FICHA
TECNICA.
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la musculatura de ambos MMSS dependientes de C8-T1con signos activos de denervacion.

Mujer, 57 afos, hernia discal L4-L5y rinitis alérgica.

Debilidad y dolor en los dedos de las manos de predominio derecho: EMG.
neuropatia focal por atrapamiento del nervio mediano a nivel del carpo.

Rizartrosis derecha con atrofia musuclar.

EMG: afectacion preganglionar de grado severo de las raices que inervan

ELA: enfermedad neurodegenerativa rapidamente progresiva con una supervivencia
media de 3-5 aflos desde el inicio.
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PRUEBAS DE VALORACION:

Subjetivas: Buen estado general, consciente y orientada. Mano derecha muy poco
valida, sin sintomas en miembros inferiores (MMII). No disartria ni disfagia.

OBJETIVAS
Exploracion fisica por neurologia en el momento del diagnostico:
Respuesta plantar flexora bilateral. Signo de Romberg negativo. Marcha en tandemy
coordinacién normales.
Fuerza: atrofia de interdseos bilateral en manos, debilidad de prension en miembro
superior derecho
Sensibilidad: hipoestesia algésica en pierna derecha

Exploraciones complementarias:
EMG, analitica normal.

g g - g g

(N oo (7@ (N eire, ((a) (N o

g




|0 | IEsaand(()

|0 | Eaand(() 18l

-

N

HISTORIA FARMACOTERAPEUTICA Y

MEDIDAS NO FARMACOLOGICAS

Lansoprazol 20 mg
Domperidona 10 mg
Acetilcisteina 600 mg
Megestrol 160 mg

Toxina botulinica 75 Ul
Mirtazapina15mg

Risperidona 0,5 mg

Riluzol100 mg

Taurursodiol y fenilbutirato de
glicerilo.

Fisioterapia, terapia ocupacional,
unidad de nutricion, sonda
nasogastrica, ventilacion mecanica
no invavisa.

EVOLUCION CLINICA

Estable, mano derecha poco valida. Riluzol.

4m: progresion debilidad MMSS, pérdida de peso y
apetito.

6m: secrecciones respiratorias.

10m: alteracion analitica enzimas hepaticas ( AST:44,
ALT:56).

15m: sintomas MMII, problemas deglutorios. VMNIL.

18m: disartria, disfragia, enzimas hepaticas
normales. Tolera via oral + PEG.

Ultima revision: disnea moderada, problemas

respiratorios. Irritabilidad. /
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Bulbar Function
' Respiratory Function * Speech
+ Salivation
o + Swallowing
'« Orthopnea

+ Respiratory insufficiency

- Fine Motor Function

+ Writing Gross Motor Function

i+ Cutting food, using utensils
+ Dressing and hygiene

+ Turning in bed and
adjusting bedclothes

+ Walking
+ Climbing Stairs
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3 gde fenilbutirato y 1g de taurursodiol, administrados una
vez al dia durante 3 semanasy luego dos veces al dia. ( ciclo

urea, bilis).

FDA.

Ensayo clinico CENTAUR: 137 pacientes ELA inicio de los
sintomas en los 18 meses anteriores

Variable principal: tasa de disminucién en la puntuacién total
en la escala para evaluar esclerosis lateral amiotrofica

Diznea

Ortopnea

Insuficiencia
respiratoria
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No siente

Aparece cuando camina

Aparece con una o mas de las siguientes actividades de la vida diaria:
comer, banarse, vestirse

Aparece en reposo, dificultad al respirar cuando esta sentado o acostado
Siente grave dificultad al respirar, se esta considerando el uso de soporte
respiratono

Mo siente

Siente leve dificultad al dormir por sensacion de falta de aire, no usa
rutinanamente mas de 2 almohadas al dormur

Necesita mas de 2 almohadas para dormir

Solo puede dormir sentado/a

No puede dormir por sensacion de falta de aire.

Mo presenta

Uso intermitente del BiPAP?

Uso continuo del BIPAFP durante la noche

Uso continuo del BIPAP durante el dia y la noche

Uso de Ventilacién Mecanica Invasiva por traqueotomia o intubacian.
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RESULTADOS

Tasa media de cambio en la puntuacion de la ALSFRS-R:
-1,24 puntos por mes con el farmaco activo vs -1,66 puntos por mes con placebo (diferencia, 0,42
puntos por mes). Declive funcional mas lento que el placebo.

Supervivencia alargo plazo
(seguimiento hasta 35 meses), 25 meses vs 18 meses

NUESTRO PACIENTE:
ALSFRS-R inicial: 25 puntos, tras 5 meses: 20 puntos.
Reduccién de 1punto por mes.

Toxicidad: diarrea, dolor abdominal, nduseas e infeccion de las vias respiratorias superiores. No en
nuestro caso.

Seguroy eficaz.
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Revision de la bibliografia disponible sobre el tratamiento. o
Elaboraciony tramitaciéon de informe para la aprobaciéon por a
parte de la Comisién Regional para el uso fuera de ficha
técnica.
Solicitud de medicamentos a la plataforma de medicamentos GOlpe allaE%_‘IX.n espera&nza
en situaciones especiales de la AEMPS. contra la - por que o

Europa rechaza el primer .

Atencion farmacéutica individualizada al pacientey alentorno medicamento en décadas o

fam|||a r Da ra aCIa rar dUdaS en tOI'nO aI tl'ata m |ent0 y Ia La EMA ha decidido no aprobar Albrioza, farmaco que ya ha recibido el visto
, bueno de la agencia estadounidense del medicamento.
patologia. ’

Asegurar la adherenciay comprobar la eficacia del
tratamiento durante las visitas al Servicio de Farmacia.
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