RECOMENDACIONES PARA PACIENTES CON ENFERMEDADES
LISOSOMALES EN LA SITUACION EXCEPCIONAL DE PANDEMIA COVID-19

Dada la situaciéon excepcional que estamos viviendo como consecuencia de la
pandemia COVID-19, desde el grupo de trabajo de Enfermedades Metabdlicas
Hereditarias del adulto de AECOM (Asociacion Esparfola para el Estudio de los
Errores Congénitos del Metabolismo (www.ae3com.eu), con experiencia en el
manejo de enfermedades lisosomales, queremos informar:

1. Las personas con ciertas enfermedades lisosomales pueden ser pacientes de
alto riesgo de complicaciones tras infecciones respiratorias, como COVID-19.
Por tanto deben seguir estrictamente las medidas recomendadas por las
autoridades sanitarias para evitar el contagio con el virus SARS-Cov-2
(https://www.mscbs.gob.es/ciudadanos/portada/home.htm).

2. Quienes pueden considerarse grupos de alto riesgo?

a. Edad superior a 70 anos.

b. Diagnéstico de Inmunodeficiencia, o seguir medicacion inmunosupresora
(como en los pacientes trasplantados).

c. Si usted necesita tratamiento con oxigeno a domicilio.
d. Necesidad de CPAP o ventilacién no invasiva a domicilio.

e. Si es portador de traqueostomia (una incision en la traquea hecha para
aliviar una obstruccion en la respiracion).

f. Si presenta apnea obstructiva del suefio u otros problemas de la via aérea
superior.

g. Asma severo o moderado u otro problema respiratorio cronico grave.

h. Enfermedades neuromusculares con debilidad de la musculatura toracica,
como la enfermedad de Pompe.

i. Problemas cardiacos de base con insuficiencia cardiaca, miocardiopatia
severa, o ser portador de desfibrilador implantable o marcapasos.


https://www.mscbs.gob.es/ciudadanos/portada/home.htm

j- Enfermedad renal cronica avanzada, estar en programa de dialisis o en
espera de trasplante renal.

k. Haber sufrido esplenectomia (extirpacion del bazo).

Entre las enfermedades de depdsito lisosomal, las Mucopolisacaridosis suelen
presentar anomalias esqueléticas que producen restriccion de la capacidad
pulmonar y afectacion cardiaca, principalmente valvular, que les confiere un riesgo
elevado ante una eventual infeccion COVID-19, asi como pacientes con enfermedad
de Fabry presentando afectacion renal o cardiaca avanzada.

En cambio, si no se demuestra lo contrario, pacientes con enfermedad de Gaucher
tipo 1, estables y en tratamiento, y personas portadoras de variantes genéticas no
clasicas del gen GLA de enfermedad de Fabry, sin evidencia de dafio renal o
cardiaco, presentan un riesgo de complicaciones graves similar a la poblacion
general, aunque éstas ultimas pueden tolerar peor la fiebre y empeorar los dolores.

Consejos practicos:

e Comprueba que los medicamentos o suplementos que tengas en casa estén
en fecha (no caducados para su uso).

e Mantenga una copia de sus pautas de emergencia escritas a mano para
mostrar a otros profesionales de la salud si es necesario.

e Mantenga los datos de contacto de su equipo de seguimiento a mano, por
ejemplo, en su teléfono movil.

e Si utiliza un régimen de emergencia oral (por ejemplo, polimero de glucosa
oral) asegurese de tener suficiente suministro en casa para durar al menos 5
dias.

e Compra un termémetro si aun no tienes uno en casa.

Pacientes con tratamiento de sustitucion enzimatica

El tratamiento enzimatico sustitutivo y otros tratamientos especificos son necesarios,
y para mantener su eficacia no se deberian interrumpir durante largos periodos de
tiempo, aunque reconocemos que su administracion hospitalaria en este periodo de
alarma puede suponer una dificultad en cuanto a la movilidad y un riesgo de
contagio para estos pacientes.

Por ello, y exclusivamente en estos meses de pandemia, consideramos que se
pueden adaptar las pautas de infusibn en caso necesario por la situacidon
epidemioldgica del centro, segun la siguiente propuesta, siempre que el paciente



esté estable, con mas de 6 meses desde el inicio del tratamiento, y a criterio del
facultativo responsable:

e Pacientes afectos de MPS tipo | en fase cronica, tipo I, tipo IV, tipo VI y tipo
VII: administracion quincenal de la dosis habitual o doble dosis en funcién del
estado del paciente y del criterio médico.

e Pacientes afectos de enfermedad de Gaucher y Fabry: administracion
mensual de la dosis habitual o doble dosis en funcion del estado del paciente
y del criterio médico.

e Pacientes afectos de enfermedad de Pompe y Wolman (déficit de lipasa
acida lisosomal): dada la gran variabilidad de la gravedad de la enfermedad
de base es necesario la valoracion individual del riesgo de contagio frente al
aumento del intervalo de tratamiento.

En los casos en que se decida doblar la dosis de tratamiento enzimatico, debe
tenerse en cuenta la preparacion y el tiempo de infusion asi como la mayor
posibilidad de reacciones infusionales.

Se asegurara todas las medidas necesarias para evitar contagio durante el proceso
de la administracion en ambito hospitalario y se realizaran controles periodicos de
marcadores clinicos y bioquimicos con adaptacién de las pautas en caso de que sea
necesario. Siempre que sea posible, valorar la posibilidad de tratamiento
domiciliario.

Estas medidas son excepcionales y transitorias, deben revisarse en 3-4 meses
segun la evolucion de la pandemia. Los pacientes con este tipo de enfermedades
han de tener presente que esta abierta la posibilidad de consultas telefonicas
COVID-19 en las diferentes regiones sanitarias.

Recomendaciones para pacientes con enfermedad de Gaucher que reciben
tratamiento con Cerdelga:

Cerdelga® es un farmaco aprobado para el tratamiento de la enfermedad de
Gaucher. La dosis recomendada varia principalmente en funcién de las
caracteristicas genéticas de las personas usuarias, y también de otros tratamientos
que puedan seguirse al mismo tiempo con capacidad de modificar el metabolismo
del medicamento.

En este periodo de pandemia de coronavirus (SARS-COV-2) todos estamos
expuestos a un posible contagio y padecer la enfermedad COVID-19, incluyendo,
por supuesto, a las personas con enfermedad de Gaucher. Entre los tratamientos
que se estan utilizando para COVID-19 se encuentra la combinacién de algunos



farmacos antivirales como el lopinavir, ritonavir, y otros. Ademas, otro tratamiento
que se esta utilizando para COVID-19 es la hidroxicloroquina, que también puede
presentar interaccion con Cerdelga® y con los antivirales, pudiendo producir
alteraciones del ritmo cardiaco, por lo que se debe evitar la combinacién de los 3
farmacos. En caso de que alguna de las personas afectadas de enfermedad de
Gaucher i Covid-19, recibiendo tratamiento con Cerdelga®, se le indicase
tratamiento con alguno de estos farmacos antivirales e hidroxicloroquina, debe
informar al médico o farmacéutico, y contactar con su Unidad experta
correspondiente para evaluar un cambio de dosificacion de Cerdelga®, o la
interrupcién temporal del mismo, de acuerdo con la ficha técnica del producto.



