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ABREVIATURAS

AEMPS | Agencia Espanola de Medicamentos y Productos Sanitarios
ALT | Alanina aminotransferasa
ANSN | Adult North Star Network
AS | Andlisis de sensibilidad
AST | Aspartato aminotransferasa
CCAA | Comunidades Auténomas
CPK | Creatina-fosfocinasa
CUME | Prestacion para el Cuidado de Menores Afectados por Cancer u Otra Enfermedad Grave
DMD | Distrofia muscular de Duchenne
EF | Estado funcional
ENSE | Encuesta nacional de salud
EQ-5D-5L | Cuestionario de calidad de vida
EVA | Escala visual analdgica
IBP | Inhibidores de la bomba de protones
IECA | Inhibidores de la Enzima Convertidora de Angiotensina
IMSERSO | Instituto de Mayoresy Servicios Sociales
INE | Instituto nacional de estadistica
IPC | indice de precios de consumo
IVA | Impuesto sobre el valor afiadido
LDH | Lactato deshidrogenasa
NOAC | Anticoagulantes orales no antagonistas de la vitamina
ONG | Organizacién no gubernamental
PVP | Precio de venta al publico
SAAD | Sistema para la Autonomia y Atencion a la Dependencia
SNS | Sistema Nacional de Salud

TDAH | Trastorno por déficit de atencién con hiperactividad
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RESUMEN
EJECUTIVO

CONTEXTO, JUSTIFICACION Y OBJETIVOS

Las enfermedades raras representan un desafio para los sistemas sanitarios por su complejidad clinica, su
curso progresivo y el elevado impacto econémico y social que generan. La Distrofia Muscular de Duchenne
(DMD) es una enfermedad neuromuscular hereditaria de inicio en edad infantil causada por mutaciones en el
gen de la distrofina. Esta enfermedad rara se caracteriza por una degeneracion muscular progresiva que con-
duce a la pérdida de la deambulacion entre los 11y 13 afos, deterioro funcional de las extremidades superiores
y complicaciones respiratorias y cardiacas que requieren intervenciones especializadas. Ademas, se asocia a
comorbilidades neuroldgicas y cognitivas, como discapacidad intelectual o autismo.

La DMD requiere de un manejo multidisciplinar y prolongado, e implica atencién médica especializada, tera-
pias de apoyo, hospitalizaciones y adaptaciones en el hogar, lo que supone una importante carga econémica
para el sistema sanitario, los pacientes y sus familias. La progresiva pérdida de autonomia impacta también en
la calidad de vida del paciente y de su familia, condicionando la vida personal de los cuidadores y generando
gastos directos asociados a tratamientos, visitas médicas, terapias, dispositivos y adaptaciones del hogar.

El objetivo de este estudio fue estimar la cargaeconémica y social de la DMD en Espafa desde una perspec-
tiva social, asi como el impacto en la calidad de vida de los pacientes y sus cuidadores.

METODOLOGIA

El estudio se realizd desde la perspectiva social, es decir, considerando los costes directos e indirectos que
supone el abordaje de la DMD desde la perspectiva del financiador publico, de los pacientes y sus familias y
de la sociedad en su conjunto (Figura A). Se aplicd una metodologia bottom-up y un enfogque de prevalencia
para el afo 2024, estimando los costes directos sanitarios, los costes directos no sanitarios y las pérdidas de
productividad laboral. Se cuantificaron también los costes monetarios para las familias.

Los datos de frecuentaciéon de los recursos sanitarios (visitas médicas, pruebas diagnosticas, hospitalizacio-
nes, tratamiento farmacolégico y dispositivos) se obtuvieron a partir de una revision de literatura, y posterior-
mente fueron validados y completados por un comité multidisciplinar de expertos'. Complementariamente,
se utilizd un cuestionario online dirigido a cuidadores principales de pacientes con DMD, que fue distribuido
a través de Duchenne Parent Project, para recoger informacion sobre gastos no cubiertos por el sistema pu-
blico, uso de cuidados profesionales e informales, pérdidas laborales y calidad de vida.

| Ana Camacho Salas (Jefa de Neurologia Pedidtrica, Hospital Universitario 12 de Octubre, Madrid). Iciar Martinez Lopez (Coordinadora Unidad de Genética
y Genomica de les llles Balears, GENIB). Esther Sabando Rodriguez (Directora de Relaciones Institucionales y Defensa del Paciente, Duchenne Parent
Project Esparia). Laura Solé Heuberger (Coordinadora de estudios / Enfermera de Investigacion Clinica, Fundacion Sant Joan de Déu, Barcelona).
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EJECUTIVO

Figura A. Clasificacion de costes y perspectivas de analisis del estudio de carga de la DM
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Nota: *desde la perspectiva social, las transferencias publicas (por atencion a la dependencia o cuidado de menores con enfermedades crénicas) se
compensan, porgue suponen un coste para el financiador publico y un ingreso para las familias.

Los costes anuales promedio por paciente se obtuvieron multiplicando el consumo de cada recurso por su
coste unitario, procedente de fuentes regionales oficiales. Por su parte, los costes totales se estimaron aplican-
do estos valores promedio al nUmero de pacientes prevalentes en Espafa en 2024. Se realizé un andlisis de
subgrupos en pacientes con y sin capacidad de deambulacion.

Ademas del caso base, se realizaron tres analisis de sensibilidad de los resultados, ante cambios en parame-
tros basicos como: 1) la aplicacion de la valoracion contingente al coste de los cuidados informales, en vez de
los costes de sustitucion; 2) la consideracion de unas tasas de prevalencia alternativas; y 3) la no monetizacion
del tiempo de ocio de los cuidadores.
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RESULTADOS

Desde la perspectiva social, el coste anual promedio por paciente con DMD en Espafia se estima en 90.751 €,
siendo mayor en pacientes no ambulantes (108.501 €) que ambulantes (73.002 €). Los costes directos sanita-
rios representan solo el 10% del total, destacando las visitas médicas, hospitalizaciones y dispositivos sanitarios.
La mayor parte del coste corresponde a los costes directos no sanitarios (85%), principalmente cuidados infor-
males. Las pérdidas laborales de los pacientes suponen solo el 5% del coste promedio total. Se observa que los
pacientes no ambulantes presentan costes superiores a los ambulantes en practicamente todas las partidas,
reflejando el creciente impacto econdmico asociado al deterioro funcional, y la importancia de retrasar la pro-
gresion de la enfermedad (Figura B).

Figura B. Coste anual promedio por paciente con DMD, segun fase de la enfermedad, desde la perspectiva social
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Desde la perspectiva del financiador publico, el coste medio anual por paciente con DMD se estima en 7.226 €,
de los cuales 4.690 € corresponden a costes directos sanitarios y 2.536 € a costes directos no sanitarios (funda-
mentalmente, ayudas a la dependencia y a la reduccién de jornada por cuidado de familiar con enfermedad
crénica). Por su parte, desde la perspectiva de las familias, el coste promedio por paciente asciende a 78303 €,
distribuidos en 3.903 € de costes directos sanitarios, 74.207 € de costes directos no sanitarios y 193 € asociados
a pérdidas laborales del paciente (Figura C). Una parte relevante de estos costes son asumidos directamente
por las familias en forma de gastos de bolsillo 0 gasto monetario directo, siendo una cuantia anual que esti-
mamos en 10.800 € promedio por paciente (8.672 € si el paciente todavia es ambulante; 12928 € si ya es no
ambulante).

Figura C. Coste anual promedio por paciente con DMD, segun la perspectiva analizada

PERSPECTIVA DEL FINANCIADOR PUBLICO PERSPECTIVA FAMILIAR PERSPECTIVA SOCIAL
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Por su parte, la carga econdmica anual total de la DMD en Espafia se ha estimado en 54.438.744 € para 2024,
considerando una poblacion prevalente de 600 pacientes, repartidos equitativamente entre ambulantes y
no ambulantes. Los costes directos sanitarios representan 5.296.973 €, destacando las visitas médicas, hospi-
talizaciones y dispositivos sanitarios que requieren los pacientes. Sin embargo, la mayor parte de la carga total
(un 85%; 46,5 millones de euros anuales) corresponde a los costes directos no sanitarios, derivados fundamen-
talmente de la monetizacion de los cuidados informales requeridos (Figura D).

Figura D. Coste total de la DMD en Espaiia, segun fase de la enfermedad, desde la perspectiva social
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Desde la perspectiva del financiador publico, el impacto econdémico total de la DMD asciende a 4.334.452 €,
mientras que en la perspectiva familiar alcanza los 46.971.551 € (Figura D).

Figura E. Coste total de la DMD en Espaiia, segun la perspectiva analizada

PERSPECTIVA DEL FINANCIADOR PUBLICO PERSPECTIVA FAMILIAR PERSPECTIVA SOCIAL
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Los resultados varian cuando se aplican los analisis de sensibilidad. En el primer caso, cuando modificamos
a la baja la valoracion del coste de la hora de cuidados informales, los costes directos no sanitarios se reduci-
rian casi a la mitad (pasando de 77.568 € promedio a 38.935 €), asocidndose con un coste total en Espafia de
31,3 millones de euros anuales. En el segundo analisis de sensibilidad, aplicando una mayor tasa de preva-
lencia de la enfermedad, que practicamente duplica todos los costes, se deriva en un coste total en Espafa
de 103,4 millones de euros anuales. Por su parte, el tercer analisis, que excluye la monetizacién del tiempo de
ocio de los cuidadores, reduce de manera notable los costes directos no sanitarios, dejando la carga total de
la DMD en Espafia en la cifra de 15,0 millones de euros anuales.

Il Resultante de aplicar la tasa de prevalencia por 100.000 varones de Morgan et al. (2024) a la poblacion espariola del afo 2024. Referencia: Epidemiology
and healthcare resource utilisation associated with Duchenne muscular dystrophy. J Rare Dis. 2024,3(1):23, doi: 10.1007/544162-024-00044-z.
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Figura F. Comparacion del coste anual total de la DMD en Espaiia. Caso base versus los analisis de sensibilidad
aplicados

120.000.000€

103.358.997€

100000000€ T

80.000.000€

60.000000€ 54.438.744€

40.000.000€ 31.263.982€

| 26n469€
883437796€
46530.302€

20.000.000€ 23.355.539€ 15.000.123 €

- e

Caso base ASI] AS3

I Costes directos sanitarios I Costes directos no sanitarios I Pérdidas laborales de los pacientes

CONCLUSIONES

A pesar de su baja prevalencia, la DMD supone una carga econdmica y social significativa para el sistema
sanitario y la sociedad espafiola, estimada en 54,4 millones de euros en 2024. El coste anual promedio por
paciente se sitUa en 90.751 €, siendo mayor en los pacientes no ambulantes (108.501€) que en los ambulantes
(73.002€). La principal contribucién a esta carga procede de los costes directos no sanitarios, especialmente
los cuidados informales, adaptaciones del hogar y terapias de apoyo. Resulta esencial reforzar los recursos y
estrategias de manejo, especialmente para los pacientes en estado funcional mas avanzado.
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[ 1 ] CONTEXTO, JUSTIFICACION
Y OBJETIVOS

as enfermedades raras representan un desafio creciente para los sistemas sanitarios y sociales. A pesar

de su baja prevalencia individual, su complejidad clinica y la elevada dependencia que generan tienen
un impacto acumulado considerable. La distrofia muscular de Duchenne (DMD) constituye un claro ejemplo
de esta realidad: se trata de una enfermedad neuromuscular hereditaria poco frecuente, de inicio en edad
infantil, que progresa de forma inexorable hacia la pérdida de movilidad, la aparicion de complicaciones mul-
tisistémicas y muerte prematura®?

La DMD se debe a mutaciones en el gen de la distrofina, proteina esencial para la fuerza y estabilidad de las
células musculares® y conlleva demoras en la edad de inicio de la marcha, un deterioro funcional en extremi-
dades superiores y, en muchos casos, comorbilidades neuroldgicas y cognitivas, como discapacidad intelec-
tual, trastornos especificos de aprendizaje, trastorno del espectro autista, TDAH y ansiedad“. La progresiva
afectacion de las extremidades inferiores provoca la pérdida de la deambulacion, un hito que generalmente
ocurre entre los 11y 13 afos, y que favorece la aparicion de comorbilidades, complicaciones respiratorias y car-
diacas, asi como escoliosis y deterioro progresivo de la movilidad en las extremidades superiores>¢®, En este
contexto, la mediana de edad de supervivencia varia entre los 14 y los 27 afios, aumentando a un rango de 21
a 39 anos en pacientes que reciben soporte ventilatorio®°.

Desde el punto de vista epidemiolégico, existen varios estudios que reportan diferentes estimaciones de pre-
valencia de la DMD, con cifras que oscilan entre 3,4 y 7,1 casos por cada 100.000 varones™, Estas diferencias
pueden explicarse por factores como la poblacion de estudio, el disefio de los estudios (observacionales o
metaanalisis) y el momento temporal en que se realizaron las estimaciones.

El manejo de la DMD es multidisciplinar y prolongado en el tiempo, combinando atenciéon médica especia-
lizada, terapias de apoyo, dispositivos técnicos y adaptaciones del entorno doméstico. Las complicaciones
respiratorias y cardiacas requieren intervenciones cada vez mas complejas, incluyendo asistencia ventilatoria
mecanica y tratamiento cardioldgico intensivo, con hospitalizaciones recurrentes y necesidad de cuidados
continuos®™ .

La progresiva pérdida de autonomia impacta también en la calidad de vida del paciente y de su familia, con-
dicionando la vida personal de los cuidadores y su capacidad para desarrollar otras actividades diarias. A ello
se suma la carga que supone para los cuidadores informales, quienes a menudo ven condicionada su vida
laboral y personal por la dedicaciéon que exige la enfermedad.

El impacto de la enfermedad se extiende mas alla del @mbito sanitario. Las familias deben afrontar gastos
recurrentes asociados a la atencién médica especializada, tratamientos farmacoldgicos y terapias de apoyo,
ademas de otros costes no cubiertos por el sistema, como la adaptacion del hogar o la adquisicion de dispo-
sitivos de asistencia. Del mismo modo, los cuidadores soportan una elevada carga, no solo emocional, sino
también econdmica, al reducir o interrumpir su actividad laboral para atender las necesidades del paciente.

En este escenario, los estudios de carga socioecondmica de la enfermedad constituyen una herramienta
esencial para dimensionar el impacto socioeconémico de las enfermedades. Estos analisis permiten integrar
los costes directos sanitarios, los costes directos no sanitarios y las pérdidas de productividad que supone la
enfermedad, aportando una visién amplia que trasciende las estadisticas clinicas. De esta manera, no solo
se cuantifica el consumo de recursos médicos o la progresién funcional del paciente, sino que también se
evalua como la enfermedad afecta la vida diaria de los pacientes y sus familias. Este enfoque integral permite
orientar mejor la planificacion sanitaria, la asignacion de recursos y el desarrollo de politicas de apoyo tanto a
nivel clinico como social.

El objetivo de este estudio fue estimar la carga econdmica y social de la DMD en Espana, asi como el impacto
en la calidad de vida de los pacientes y sus cuidadores.
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[ 2 ] METODOLOGIA

2.1. DISENO DEL ESTUDIO

La estimacion de la carga econémica y social de la DMD en Espafia se llevd a cabo aplicando una metodologia
bottom-up y un enfoque de prevalencia para el afio 2024. El analisis contemplé tanto los costes sanitarios di-
rectos como los costes directos no sanitarios y los costes indirectos derivados de la enfermedad en los pacien-
tes con DMD. El anélisis se realizé desde la perspectiva del financiador publico, la perspectiva del paciente/
familia y la perspectiva social. Por otro lado, también se calcularon los gastos monetarios a los que tienen que
hacer frente las familias. La Figura 1 muestra las partidas de coste incluidas desde las distintas perspectivas,
con los que se ha calculado el coste anual promedio por paciente con DMD y el coste total en Espafia de la
enfermedad.

Figura 1. Clasificacion de costes y perspectivas de analisis del estudio

COSTES DIRECTOS
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Nota: *desde la perspectiva social, las transferencias publicas (por atencion a la dependencia o cuidado de menores con enfermedades cronicas) se
compensan, porgue suponen un coste para el financiador publico y un ingreso para las familias.

Desde la perspectiva social se han contabilizado todos los recursos y apoyos necesarios para el paciente (como
visitas médicas, dispositivos y terapias de apoyo, entre otros) tanto en el ambito publico como privado, inde-
pendientemente de quién fue su financiador. En cambio, desde la perspectiva del paciente/familia se inclu-
yeron Unicamente aquellos recursos pagados directamente por la familia, excluyendo los costes cubiertos por
sus seguros privados o por otras entidades financiadoras, como ONG.

Para realizar el analisis, primeramente, se llevé a cabo una revision de distintas fuentes de informacion, con
el fin de obtener datos sobre la epidemiologia de la DMD en Espafia, asi como sobre el consumo de recursos
necesarios para el abordaje de la enfermedad. En concreto, se identificaron datos relativos a la frecuentacion
de visitas médicas, pruebas diagndsticas, hospitalizaciones, tratamiento farmacoldgico vy utilizacién de dis-
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[2 ] METODOLOGIA

positivos médicos empleados generalmente por los pacientes con DMD dentro del sistema sanitario. Esta
informacion fue posteriormente validada y completada por un comité multidisciplinar de expertos.

De forma complementaria, se disefid y distribuyd a través de Duchenne Parent Project un cuestionario online
dirigido a los cuidadores principales de los pacientes con DMD, que permitié recabar informacion adicional
no disponible en la literatura. Este cuestionario recogié datos sobre pérdidas laborales, gastos monetarios
asumidos por las familias (incluyendo productos sanitarios y dispositivos vinculados a la DMD, visitas privadas
a especialidades sanitarias, visitas a urgencias privadas, terapias de apoyo, adaptaciones del hogar, seguros
médicos y transporte), asi como la necesidad de cuidados profesionales, la provision de cuidados informales
y el impacto de la enfermedad en la calidad de vida. La calidad de vida se evalué utilizando el Cuestionario
EQ-5D-5L proxy 1, gue mide la calidad de vida relacionada con la salud del paciente desde la perspectiva del
cuidador, y la escala de carga del cuidador Zarit, para valorar la sobrecarga percibida por los cuidadores.

A partir de la informacion recabada, se estimaron los costes anuales promedio por paciente, diferenciando
segun el estado funcional (EF) de la enfermedad, a partir del consumo anual de cada recurso y su corres-
pondiente coste unitario. Para la delimitacion del estado funcional en ambulante y no ambulante se tuvo en
cuenta la escala del modelo HERCULES, que divide las fases de la enfermedad en: 1) Ambulante precoz, 2)
Ambulante tardio, 3) Transferencia, 4) Funcién mano-boca sin ventilador, 5) Sin funcidén mano-boca sin venti-
lador, 6) Funcién mano boca con ventilacion nocturna, 7) Sin funcion mano-boca con ventilacién nocturna, 8)
Sin funcién mano-boca con ventilador a tiempo completo™. Para el analisis del cuestionario se consideraron
como estado ambulante las fases 1y 2, y como no ambulante el resto. Por Ultimo, se calculd la carga total de
costes anuales para las distintas perspectivas, multiplicando el coste promedio por paciente por el nUmero de
pacientes prevalentes en Espafia en 2024.

2.2. FUENTES DE INFORMACION

Las fuentes de informacién empleadas para la epidemiologia de la DMD y el consumo de recursos sanitarios
procedieron de revisiones de la literatura realizadas en los principales motores de busqueda (PubMed y Med-
line), asi como en las fuentes de literatura gris. Se otorgo prioridad a los estudios originales, especialmente a
aquellos de ambito espafiol, y a los que ofrecian datos estratificados segun el EF de la enfermedad (pacientes
ambulantes y no ambulantes).

La informacién relativa al consumo de recursos sanitarios fue revisada y validada en una reunién virtual por
un comité integrado por cuatro expertas (Tabla 1). Durante la sesion, las especialistas confirmaron los datos
disponibles en la literatura para Espafia, evaluaron la pertinencia de utilizar informacion procedente de otros
paises, con el fin de adaptarla al contexto nacional, y consensuaron o definieron valores en aquellas variables
con elevada heterogeneidad en las fuentes o sin datos precisos disponibles. Ademas, el profesor Juan Oliva,
Catedratico del Departamento de Andlisis Econdmico y Finanzas de la Facultad de Ciencias Juridicas y Socia-
les de la Universidad de Castilla-La Mancha, asesoré al equipo investigador en la definicién de la metodologia
y en los calculos realizados.

Tabla 1: Composicion del comité de expertos

Ana Camacho Salas Jefa de Seccién de Neurologia Infantil, Hospital Universitario 12 de Octubre, Madrid

Iciar Martinez Lépez Coordinadora Unidad de Genética y Gendmica de les llles Balears (GENIB)

Esther Sabando Rodriguez Directora de Relaciones Institucionales y Defensa del Paciente, Duchenne Parent Project Espafna

Laura Solé Heuberger Coordinadora de estudios / Enfermera de Investigacion Clinica, Fundacion Sant Joan de Déu, Barcelona
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La principal fuente de informacion sobre los costes directos no sanitarios y los costes indirectos asociados a los
pacientes con DMD fue la encuesta realizada ad hoc para este proyecto, distribuida entre los miembros de Ia
asociacion de pacientes Duchenne Parent Project. La encuesta fue realizada de manera online mediante un
cuestionario que estuvo abierto entre el 15 de abril y el 31 de julio de 2025. En total, se obtuvieron 91 respues-
tas, de las cuales 84 se consideraron validas para el analisis. Los criterios de exclusion aplicados fueron: haber
recibido el diagndstico hace menos de 12 meses o residir fuera de Espafia.

2.2.1. Costes directos sanitarios

2.2.1.1. Visitas médicas, pruebas y hospitalizaciones

La informacion proporcionada por los expertos fue utilizada para estimar el nimero promedio de visitas,
pruebas médicas y hospitalizaciones que realizan los pacientes con DMD durante su manejo asistencial, en
funcion de su EF, en el periodo de 1afo.

El coste unitario de cada visita, procedimiento diagndstico o de manejo asistencial y hospitalizacién en el dm-
bito publico se obtuvo de la mediana de los Ultimos datos de coste unitario publicados por las Comunidades
Autonomas (CCAA) en sus respectivos Boletines Regionales Oficiales?®#, actualizados por el Indice de Precios
al Consumo (IPC) al ano 2024, cuando asi se especificaba en los mismos.

La informacion sobre la frecuencia de cada visita o prueba médica realizada en el dmbito privado y financiada
por las familias u otras entidades privadas se obtuvo a partir del cuestionario dirigido a cuidadores. Los costes
unitarios correspondientes se estimaron siguiendo el mismo procedimiento descrito para los recursos asis-
tenciales del ambito publico.

2.2.1.2. Tratamiento farmacolégico

La informacién sobre el consumo farmacoldgico fue aportada de primera mano por el comité de expertos, dife-
renciando entre el tratamiento especifico frente a la enfermedad (terapia con corticoides) y el tratamiento de las
comorbilidades. En el caso de los corticoides, se considerd el uso de deflazacort, de acuerdo con lo indicado por
los expertos. La dosis maxima diaria se fij6 en 40 mg por paciente, con una posologia basada en la informacion
publicada por Nascimento et al*”. Los costes unitarios de los farmacos se obtuvieron del precio de venta al publico
(PVP) con aplicacion del IVA correspondiente, segun los datos publicados en Botplus®,

El consumo de medicamentos para las comorbilidades asociadas a la DMD fue definido a partir de la infor-
macioén aportada por los expertos, quienes indicaron la proporcion de pacientes ambulantesy no ambulantes
que en promedio recibian cada tipo de tratamiento. A partir de estas aportaciones se establecieron una serie
de asunciones metodoldgicas y criterios de seleccion de farmacos, incluyendo posologias y poblacion diana.

En cuanto a los inhibidores de la enzima convertidora de angiotensina (IECA) para evitar complicaciones
cardiacas, los expertos indicaron que el principio activo mas empleado en la practica clinica es enalapril, con
inicio del tratamiento a partir de los 10 afos de edad. La posologia se basd en la informacién proporcionada
por los expertos. Los costes unitarios se obtuvieron a partir del PVP con IVA incluido, segun Botplus.

Enelcasode la terapia con testosterona para inducir la pubertad, la posologia se tomd de la ficha técnica de la
Agencia Espanola del Medicamento (AEMPS)*, mientras que la edad de inicio se fijé de forma conservadora
en 14 anos, a partir de la evidencia disponible en la literatura“®. La duracién media del tratamiento se estimd a
partir de los datos publicados por Lee?' y Wood*? acotando asi la poblaciéon objetivo entre 14 y 17 afios.

Para los anticoagulantes, la Adult North Star Network (ANSN) recomienda el uso preferente de anticoagulan-
tes orales no antagonistas de la vitamina K (NOAC)“. Entre ellos se selecciond, bajo un criterio conservador,
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el principio activo con menor coste en Botplus (dabigatran etexilato), aplicando la posologia descrita en ficha
técnica para poblacion adulta y pediatrica®.

En el caso de los inhibidores de la bomba de protones (IBP) para evitar reflujos y problemas gastricos, se
identificaron varios principios activos comercializados en Espafa. Se selecciond el de menor coste en Botplus
(omeprazol) y se siguié la posologia descrita en ficha técnica“, en linea con lo sefialado por Nascimiento et
al3” para el tratamiento del reflujo.

Para los bifosfonatos, se eligié el dcido zoledrdnico como terapia de referencia en DMD frente a la osteoporo-
sis, siguiendo la revision de Landfeldt*®. Se selecciond la presentacion con menor coste en Botplus y se aplico
la posologia indicada en ficha técnica“™

En cuanto a la suplementacién con calcio y vitamina D para evitar la osteoporosis, se seleccionaron los me-
dicamentos autorizados en adultos y pediatria, todos con el mismo coste en Botplus. La pauta en adultos
se tomé de ficha técnica*®, mientras que para poblacion pediatrica se siguié la recomendacién descrita por
Buckner4?, optando por un enfoque conservador.

2.2.1.3. Dispositivos médicos y productos sanitarios

La informacion relativa al porcentaje de pacientes que utiliza cada dispositivo médico, asi como la
identificacion de los dispositivos mas empleados desde la perspectiva del financiador publico, fue
aportada directamente por los expertos a partir de su experiencia. Los costes unitarios de los dispositi-
VoS se estimaron a partir de la mediana de los valores publicados en los Boletines Regionales Oficiales
o en los catalogos de prestaciones ortoprotésicas de las diferentes CCAA, considerando en todos los
casos el periodo de amortizacion correspondiente®®-%¢ Por su parte, el uso y coste de los dispositivos
médicos y productos sanitarios financiados por las familias u otras entidades se obtuvo a partir del
cuestionario.

2.2.1.4. Transporte sanitario

La informacion sobre el uso del transporte sanitario fue obtenida a partir del cuestionario dirigido a las fa-
milias, que recogia la frecuencia y el coste asociado a los desplazamientos en ambulancia de urgencia y de
no urgencia. Ante la ausencia de datos sobre el coste del transporte en ambulancia de urgencia, éste se es-
timo a partir de la mediana de los valores publicados en los Boletines Regionales Oficiales de las diferentes
CCAA29:303435 gctualizados al afio 2024 cuando correspondia.

2.2.2. Costes directos no sanitarios

2.2.2.1. Terapias de apoyo

La informacion relativa al uso de terapias de apoyo en pacientes con DMD se obtuvo a partir del cuestionario
distribuido a los cuidadores. Se recogieron datos sobre la frecuentacién semestral de sesiones de fisioterapia,
terapia ocupacional, psicoterapia, gimnasio, logopedia, hidroterapia y otras terapias de apoyo, asi como su
coste unitario asociado, ya fuera asumido por la propia familia o por alguna entidad ajena al SNS.

2.2.2.2. Adaptaciones del hogar

La informacién relativa a las adaptaciones del hogar necesarias para los pacientes con DMD (incluyendo ele-
vadores, barandillas en el inodoro, bancos de bafiera o asientos adaptados, entre otras) se obtuvo a partir del
cuestionario distribuido a los cuidadores. Se recogieron datos sobre uso y coste unitario asociado de los distin-
tos tipos de adaptaciones empleadas.
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2.2.2.3. Transporte no sanitario

Los datos sobre transporte no sanitario (coche privado, taxi, tren, avién, etc.) utilizado por los pacientes con
DMD para desplazarse a centros sanitarios por razones vinculadas a la enfermedad fueron recabados me-
diante el mismo cuestionario, incluyendo la frecuencia de uso en los Ultimos 12 meses y el coste promedio de
cada viaje de ida y vuelta.

2.2.2.4. Cuidados formales e informales

El cuidado de los pacientes con DMD constituye un elemento fundamental en el manejo de la enfermedad,
especialmente en aquellos pacientes no ambulantes que presentan una mayor dependencia funcional. Estos
cuidados pueden ser proporcionados de manera profesional y remunerada, a través de personal especializa-
do (cuidados formales), o de forma no remunerada por cuidadores del entorno afectivo del paciente (cuida-
dos informales).

Los cuidados formales comprenden asistencia en actividades de la vida diaria, apoyo en movilidad y otros
servicios especializados, generando costes directos para el sistema publico o para las familias cuando se con-
tratan servicios privados. La estimacion de estos costes se realiza a partir de la duracién, frecuencia y horas de
atencion requeridas, asi como del coste por hora de los profesionales implicados reportados en el cuestionario
a cuidadores.

En el caso de los cuidados formales, la informacion utilizada para el calculo fue la relativa al porcentaje de pa-
cientes con DMD que los requieren, el numero promedio anual de horas de cuidado recibidas (se preguntaba
por las horas semanales de cuidado y el nUmero de meses de cuidado recibido) y el coste medio asociado a
cada hora de cuidado, distinguiendo entre si lo habfa pagado la familia (perspectiva de la familia) o una enti-
dad publica o privada (perspectiva social).

Por su parte, los cuidados informales incluyen la asistencia en actividades basicas e instrumentales de la vida
diaria aportadas de forma no remunerada por el entorno del paciente. En el cuestionario se recoge la carga de
cuidados recibida por parte del cuidador principal y por parte de otros cuidadores. Para el calculo de la carga
econdémica asociada, hemos multiplicado el porcentaje de pacientes que precisan este tipo de apoyo por el
numero promedio anual de horas dedicadas por cada tipo de cuidador. En cuanto a la valoracion econdmica
de dichas horas, se aplicd un enfogque de coste de sustitucion, utilizando como referencia el coste por hora de
la ayuda a domicilio publicado por el IMSERSO®, actualizandolo por el IPC a 2024, Estos costes directos no
sanitarios reflejan el coste monetario asociado al tiempo de cuidados del entorno del paciente, y reflejaria por
tanto la perspectiva de la familia.

En algunos casos, los cuidadores reciben una ayuda o contraprestacion por parte del sector publico. Por ello,
desde la perspectiva del financiador publico se tiene en cuenta la informacién reportada en el cuestionario
sobre ayudas publicas recibidas por cuidado informal, ya sea en forma de prestaciones del Sistema para la
Autonomiay Atencion a la Dependencia (SAAD)™ que contemplan servicios y ayudas econémicas destinadas
a las personas en situacion de dependencia y sus familias, o en forma de prestacién por cuidado de menores
con enfermedad grave (CUME)Y, una ayuda econémica que permite a uno de los progenitores reducir o in-
terrumpir su actividad laboral para atender al menor afectado por la enfermedad. Estas ayudas suponen una
transferencia de renta a las familias, por lo que deben ser descontadas del coste cuando se estudia la carga
desde la perspectiva familiar. Sin embargo, si se tienen en cuenta desde la perspectiva social, donde se inclu-
yen tanto las cubiertas por ayudas publicas, como las asumidas directamente por las familias.

Il SAAD: Es el conjunto de servicios y prestaciones economicas destinados a la promocion de la autonomia personal, la atencion y protec-
cion a las personas en situacion de dependencia®®,

IV CUME: Es un subsidio que compensa la pérdida de ingresos que sufren los trabajadores progenitores, adoptantes o acogedores, que
reducen su jornada de trabajo y su salario para cuidar de manera directa, continua y permanente del menor a su cargo, afectado por
cdncer u otra enfermedad grave®.
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2.2.3. Costes indirectos

2.2.3.1. Productividad laboral

La encuesta realizada a los cuidadores principales de los pacientes con DMD constituyo la fuente principal de
informacion sobre la pérdida de productividad laboral experimentada por los pacientes (visible bajo la pers-
pectiva de la familia). A partir de ella se extrajo el porcentaje de pacientes en cada EF que reporté alguno de
los parametros utilizados para evaluar la pérdida de productividad laboral, incluyendo horas y dias de trabajo
perdidos, incapacidad laboral temporal o permanente, o reduccion de jornada debido a la DMD. El coste uni-
tario promedio de cada hora de trabajo se estimo a partir de datos de salarios y horas anuales para todas las
ocupaciones y ambos sexos (INE)7®7 actualizados mediante el IPC general al afio 2024,

Ademas de estas pérdidas laborales directas, se estimo el coste asociado a la pérdida de productividad poten-
cial derivada del hecho de que las personas con DMD presentan un menor acceso al mercado laboral que la
poblacion general. Para ello, a partir de los datos de la encuesta se calculd el nimero de personas adicionales
que deberian estar ocupadas para igualar la tasa de empleo observada en la poblacién general de referencia
(la poblacion de entre 20 y 24 afos). Estas pérdidas potenciales se monetizaron aplicando el salario promedio
anual publicado por el INE para el conjunto de la poblacion activa. Se asumié que las personas identificadas
en este calculo no trabajan debido a las limitaciones funcionales y a la progresion de la enfermedad, y esto
viene recogido desde la perspectiva social.

2.3. ANALISIS

En términos generales, el coste anual promedio por paciente con DMD se estimd multiplicando los datos de
uso de los distintos recursos por los costes unitarios correspondientes a cada recurso. La carga econdmica
total de la enfermedad se calculd multiplicando los costes anuales promedio por paciente por la prevalencia
de la enfermedad, obtenida a partir de la literatura y validada por los expertos, distinguiendo siempre segin
el EF del paciente con DMD.

2.3.1. Andlisis de sensibilidad

Los estudios de carga de enfermedad conllevan inherentemente incertidumbre, derivada tanto de la hetero-
geneidad de los datos disponibles como de las decisiones metodoldgicas adoptadas. La realizacion de andlisis
de sensibilidad (AS) permite cuantificar cdmo las variaciones en estos supuestos afectan los resultados, apor-
tando una vision mas soélida sobre la fiabilidad de las estimaciones y ofreciendo informacion relevante para la
toma de decisiones sanitarias y la planificacion de recursos.

En este estudio se llevaron a cabo tres AS principales para complementar los resultados principales y evaluar
la robustez de las estimaciones (ver apartado 3.3.3). El primer AS evalud el impacto de emplear una metodolo-
gia diferente para valorar el tiempo de dedicacion de los cuidados informales. El segundo AS analizé el efecto
de emplear una tasa de prevalencia de la enfermedad en Espafa distinta a la del caso base, manteniendo los
costes promedio anuales por paciente. Finalmente, el tercer AS considerd Unicamente las pérdidas laborales
de los cuidadores, excluyendo su tiempo de ocio perdido, para explorar la sensibilidad de los resultados frente
a diferentes enfoques de valoracién de los costes asociados a los cuidados informales.
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3.1. EPIDEMIOLOGIA

Para consensuar los parametros epidemiolégicos de la DMD en Espafa, empleados posteriormente en el
cdlculo de la carga total, se revisaron las cifras de prevalencia publicadas en la literatura cientifica y su distri-
bucién por EF. Estos valores se aplicaron a la poblacion total de Espana en el afio 2024 (Tabla 2). La informa-
cion fue contrastada con los expertos en la reunién online, quienes recomendaron adoptar una aproximacion
conservadora, seleccionando una prevalencia de 600 pacientes como la mas representativa para el contexto
nacional (basado en el paper de Morgan et al.™?). En cuanto a la distribucion por EF, los expertos establecieron
una proporcion del 50% de pacientes en situacion ambulante y 50% en situacién no ambulante.

Tabla 2: Datos epidemioldgicos

DATO POR 100.000 PREVALENCIA EN EDAD POBLACION EN ESPANA (SOBRE REFERENCIA
VARONES ESPANA (VARONES) MINIMA VARONES ACOTADO POR EDAD) (ANO)
34 463 1 48 13.625.850 Italia Capasso (2024)
6,43 600 7 40 9.329.186 Reino Unido  Morgan (2024)
4,78 1139 - - 23.826.871 Mundo Mah (2014)
7] 1.692 - - 23.826.871 Mundo Crisafulli (2020)

Fuentes: Mah (2014)"®, Crisafulli (2020)", INE (2024)" y Morgan (2024)'2.

3.2. USO DE RECURSOS Y COSTES UNITARIOS

3.2.1. Costes directos sanitarios

Los costes directos sanitarios comprenden el conjunto de recursos vinculados al abordaje terapéutico de los
pacientes con DMD. En concreto, incluyen las visitas médicas, las pruebas diagndsticas y las hospitalizaciones
asociadas al manejo clinico de la enfermedad, asi como el tratamiento farmacolégico empleado, tanto espe-
cifico frente a la DMD como para tratar las comorbilidades asociadas; y los dispositivos médicos y productos
sanitarios empleados por los pacientes durante el periodo analizado.

Para las visitas médicas, pruebas diagndsticas y dispositivos sanitarios se tuvieron en cuenta tanto las realiza-
das en el SNS como aquellas efectuadas en el ambito privado.

3.2.1.1. Visitas médicas, pruebas y hospitalizaciones

Los recursos sanitarios incluidos en este apartado abarcan tanto las visitas realizadas en atencién primaria
como hospitalaria, asi como distintas pruebas médicas, cuya frecuencia y utilizacion se diferenciaron en fun-
cion del EF de los pacientes.

El nimero anual promedio de visitas realizadas por los pacientes con DMD varia segun el EF. Se asume un
mayor ndmero de consultas en especialidades como neurologia y rehabilitacion en pacientes ambulantes,
mientras que los no ambulantes concentran sus visitas en neumologia y cardiologia (Tabla 3).
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Tabla 3. Frecuencia anual y coste unitario de visitas médicas en el SNS

NUMERO DE VISITAS PROMEDIO COSTE / PAC / ANO
COSTE REFERENCIAS DEL

Atencién primaria
Tadicolde familia' 5 5 5376 € 20-36 268,78 € 268,78 €

Atencién primaria,
trabajador social 0 1 36,27 € 21,22,27,31,36 - € 36,27 €

Visitas atencién hospitalaria

Neumologia 1 5 9,81 € 20-36 9181 € 459,05 €
Cardiologia 1 15 9181€ 20-36 981€ 137,72 €
Endocrinologia o 1 15 gl81€ 2056 9l81€ 13772 €
reumatologia ! ! ! !
Neurologia 2 15 9181€ 20-36 183,62 € 137,72 €
Traumatologia 1,25 0,5 9181€ A0 14,76 € 4591€
Neuropsicologia 1 0 68,20 € 20,24,35 68,20 € - €
Rehabilitacion 2 1 glg1€ 20-36 18362 € g81€
Nutricién 0 075 9181€ 20-36 -€ 68,86 €
Pl plee e 05 05 204,88 € 20-36 102,44 € 10244 €

de urgencias

COSTE TOTAL VISITAS 1.196,85 € 1.486,25 €

Nota: Amb: ambulante; No amb: no ambulante.

En cuanto a las pruebas médicas de seguimiento, los pacientes no ambulantes realizan mas pruebas relacio-
nadas con el aparato respiratorio y cardiovascular. Algunas evaluaciones, como la polisomnografia, se realiza
en su gran mayoria en pacientes no ambulantes, mientras que otras, como la resonancia magnética cardiaca
o la densitometria 6sea, se observan principalmente en pacientes ambulantes (Tabla 4).

Tabla 4. Frecuencia anual y coste unitario de las pruebas médicas en el SNS

NUMERO DE VISITAS PROMEDIO COSTE / PAC / ANO

COSTE UNITARIO REFERENCIAS
Pruebas médicas para el seguimiento del paciente

Espirometria 1 15 4092 € 20-22,24-32,34-36 4092 € 61,37 €
Electrocardiograma 1 15 24N € 20,21,24-29,31,32,34-36 24N € 36,17 €
Ecocardiograma 1 15 107,25 € 20-22,24-26,29-36 10725 € 160,87 €
E:rs;i:z:cia magnética 05 0 18500 € 20,2532,34,35 9250 € -€
Anilisis de sangre* 1 0 108,79 € 20-36 108,79 € - €
Polisomnografia 1 1 509,65 € 35 509,65 € 509,65 €
Densitometria 6sea 1 0 8110 € 20-22,24,26-28,31-33,35,36 8110 € - €

COSTE TOTAL PRUEBAS 964,31 € 768,06 €

Notal: *En el andlisis de sangre se engloban las siguientes pruebas: hemograma, bioquimica, enzimas musculares (CPK, LDH), funcién hepética
(ALT, AST, bilirrubina), funcion renal (creatinina, filtrado glomerular), perfil de iones (sodio, potasio, calcio, cloruro) y vitamina D.
Nota2: Amb: ambulante; No amb.: no ambulante.
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Se incluyeron también los costes derivados de las visitas y pruebas médicas realizadas en el ambito sanitario
privado, cuya financiacion recae directamente en las familias o entidades privadas, y que no se incluyen por
tanto dentro de la perspectiva del financiador publico, pero si dentro de la perspectiva social. Los costes de
las visitas médicas en el &mbito privado presentan una notable variabilidad en funcion del estado funcional
del paciente. Entre los pacientes ambulantes, destaca el coste derivado de las visitas a especialistas en ge-
nética (72 €) o medicina rehabilitadora (45 €). En cambio, entre los pacientes no ambulantes, los costes son
generalmente mucho mas elevados, superando los 375 € anuales en medicina rehabilitadora o los 237 € en
psicologia. En conjunto, se observa que las mayores necesidades asistenciales de los pacientes no ambulantes
también se traducen en un mayor impacto econémico en el ambito sanitario privado, reflejando la compleji-
dad del manejo clinico en fases mas avanzadas de la enfermedad (Tabla 5).

Tabla 5. Frecuencia anual y coste unitario de visitas médicas en el ambito sanitario privado

% DE PACIENTES QUE NUMERO DE VISITAS PROMEDIO (6 COSTE / PAC / ANO
UTILIZAN COSTE
UNITARIO
ESPECIALIDAD HOSPI-
Genética 24.4% 14,0% 91,81€ 71,66 € 59,78 €
Neurologia 49% 1,6% 1 2,2 91,81€ 896 € 4697 €
Medicina rehabilitadora 14,6% 14,0% 1,7 14,7 91,81€ 4479 € 375,78 €
Ortopedia 14,6% 233% 12 5% 91,81€ 3135 € 22632 €
Reumatologia 7,.3% 4.7% 1 1 91,81€ 1344 € 8,54 €
Endocrinologia 7,3% 4.7% 13 1 91,81€ 1791 € 8,54 €
Nutricion y dietética 4,9% 9,3% 2 7 91,81€ 1791 € 19,57 €
Neumologia 73% 14,0% 2 17 9181€ 26,87 € 4270 €
Cardiologia 17.1% 9,3% 14 2,8 91,81€ 4479 € 46,97 €
Gastroenterologia 0,0% 4, 7% 0 25 91,81 € - € 21,35 €
Psicologia 26,8% 23,3% 7,7 14,5 200 € 829 € 23726 €
Trabajo social 2,4% 2,3% 2 3 36,27 € 354 € 506 €
Medicina paliativa 2,4% 0,0% 1 0 32300 € 1576 € - €
Enfermeria hospitalaria 4.9% 2,3% 15 4 5351€ 783 € 996 €

COSTE TOTAL VISITAS PRIVADAS m 1.208,80 €

Los costes de las pruebas médicas en el &ambito privado resultan, en general, inferiores a los observados en las
visitas médicas, y de nuevo con variaciones segun el estado funcional del paciente, aungue en este caso en
sentido inverso. En pacientes ambulantes, el gasto anual promedio por paciente se estima en unos 124 €, deri-
vado principalmente de los analisis de sangre requeridos, mientras que entre los pacientes no ambulantes, el
gasto promedio en pruebas médicas en el ambito privado se estima en 34 € anuales. Estos resultados ponen
de relieve que, aunque las pruebas diagndsticas privadas representan un coste adicional, su peso econdémico
es menor en comparacion con el de las visitas médicas, si bien siguen contribuyendo al gasto total soportado
por las familias (Tabla 6).
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Tabla 6. Frecuencia anual y coste unitario de pruebas médicas en el ambito privado

% DE PACIENTES QUE NUMERO PRUEBAS ANUAL

UTILIZAN PROMEDIO COSTE COSTE / PAC / ANO
UNITARIO
Anilisis de sangre 171% 7,0% 108,79 € 12,99 € 3416 €
Electrocardiograma 2,40% 0,00% 2 0 241 € 118 € - €
Espirometria 2,40% 0,00% 1 0 4092 € 1,00 € - €
Radiografia 2,40% 0,00% 1 0 2178 € 053 € - €
Genética 2,40% 0,00% 1 0 360,04 € 8,78 € - €

COSTE TOTAL PRUEBAS 124,48 € 34,16 €

Por su parte, asumimos que el nimero anual de hospitalizaciones es igual en pacientes ambulantes y no
ambulantes, con tres hospitalizaciones promedio al afio. Los costes unitarios ascienden a 670 € por hospitali-
zacion, derivando en un coste asociado total de 2.010 euros anuales por paciente (Tabla 7).

Tabla 7. Frecuencia anual y coste unitario de las hospitalizaciones en el SNS

NUMERO DE VISITAS PROMEDIO COSTE / PAC / ANO

COSTE UNITARIO REFERENCIAS

Hospitalizaciones 3 3 670,08 € 20-22,24-36 201023 € 201023 €

3.2.1.2. Tratamiento farmacolégico

a la enfermedad se basa fundamentalmente en el uso de corticoides, concretamente deflazacort. La posolo-
gia del tratamiento con deflazacort se basd en la informacién publicada por Nascimento et al*” como edad
minima, mientras que los expertos fijaron la esperanza de vida maxima en 28 afios.

La edad de pérdida de la deambulacién, que determina el corte entre pacientes ambulantesy no ambulantes,
se establecio en 13 afios, seguin lo expuesto por Nascimento et al 37 y Koeks™. A partir de este criterio, se calculd
el peso medio de cada grupo de edad utilizando datos de la Encuesta Nacional de Salud’ e INE"? obtenién-
dose 36,01 kg para el grupo de 4-12 anos (ambulante) y 69,1 kg para el grupo de 13-28 anos (no ambulante).

Multiplicando la dosis por paciente/dia por el peso medio de cada grupo se calculd la dosis diaria y la dosis
anual por paciente en cada estado funcional, fijando un méaximo de 40 mg por paciente/dia de acuerdo con
la recomendacion de los expertos. Los costes unitarios de los farmacos se obtuvieron del PVP con aplicacion
del IVA correspondiente, segun los datos publicados en Botplus®.

Tabla 8. Tratamiento con corticoides (deflazacort)

AMBULANTE (4-12 ANOS) NO AMBULANTE (13-28 ANOS)

Peso medio 36,01 69,13
Dosis mg/kg/dia 09

Dosis media dia/paciente 34 40,0
Dosis media anual/paciente 11.828,1 14.600,0
Grado de utilizacion 90% 60%
Precio/mg 0,0089 €

COSTE TOTAL 94,74 € 77,96 €
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Eltratamiento farmacoldgico en pacientes con DMD no se limita Unicamente al uso de corticoides, ya comen-
tado previamente, sino que también incluye una variedad de medicamentos dirigidos a manejar las enfer-
medades concomitantes y comorbilidades asociadas a la evolucion de la patologia. Estas terapias adicionales
reflejan la complejidad del abordaje clinico de la DMD y contribuyen a elevar la carga de la enfermedad.

La literatura disponible no proporciona datos desagregados de consumo, ni costes por tipo de EF, que per-
mitan calcular de forma directa el gasto farmacoldgico asociado a las comorbilidades de la DMD. Por este
motivo, el calculo del coste promedio anual por paciente se basd en las estimaciones de consumo facilitadas
por los expertos, complementadas con las posologias recomendadas en ficha técnica, datos de la literatura 'y
los PVP publicados en Botplus, con aplicacion del IVA correspondiente.

Asumimos un consumo farmacoldgico diferenciado en funcion del estado del paciente. En el caso de la tes-
tosterona, el tratamiento se restringe a los pacientes no ambulantes, con un coste anual estimado de 899 €
por paciente. En cuanto al enalapril, el coste medio anual se situé en 0,39 € en la fase ambulanteyen 331€ en
la no ambulante, reflejando una mayor utilizacién en los estadios mas avanzados. Para el dabigatran etexilato,
el gasto anual estimado alcanzé los 5,64 € en la fase ambulante y 2,45 € en la no ambulante, mientras que el
omeprazol supuso un coste similar en ambas fases (17,92 € por paciente/ano). El consumo de bifosfonatos se
estima en un de 18,93 € por paciente/afio en ambas fases de la enfermedad. Finalmente, la suplementacion
con calcio y vitamina D representé una de las partidas de mayor peso, con un coste anual de 43,86 € en pa-
cientes ambulantes y de 58,88 € en los no ambulantes (Tabla 9).

Tabla 9. Coste asociado al tratamiento farmacoldgico frente a comorbilidades, SNS

AMBULANTE NO AMBULANTE
: DOSIS ANUAL COSTE ANUAL DOSIS ANUAL COSTE TOTAL

ERINCIEIDIECTING FeEellerEl COSTE/MG PACIENTE TOTAL PACIENTE PACIENTE PACIENTE ANUAL
Testosterona 17,3 Vl/afio 0,030 € - - 3.033,33 899 €
Enalapril 375mg/dia 0,003 € 136875 039€ 136875 331€
Dabigatrén etexilato  75-300 mg/dia 0001 € 135.050,00 564 € 13322500 245€
Omeprazol 20 mg/dia 0,003 € 7.300,00 1792 € 7.300,00 1792 €
Bifosfonato 001 mg/dia 379€ 5,00 1893 € 500 1893 €
Calcio* Vitamina D 1500,00 0,0001 € 547500,00 4386 € 821.250,00 58,88€

3.2.1.3. Dispositivos médicos y productos sanitarios

Enla DMD, la progresiva pérdida de autonomia funcional obliga a los pacientes y sus familias a recurrir a una
amplia variedad de dispositivos médicos. Algunos son proporcionados por el financiador publico, mientras
que otros deben ser costeados directamente por los hogares o por entidades como ONG u otras. La nece-
sidad de estos recursos se intensifica conforme avanza la enfermedad y el paciente pierde la capacidad de
deambulacion.

Entre los dispositivos facilitados por el SNS destacan la silla de ruedas, practicamente universal en los pacientes
no ambulantes (90% frente al 10% de los ambulantes), y la ventilacién mecanica no invasiva, utilizada por el 90%
de los pacientes en estado no ambulante. En fases ambulantes, el recurso mas extendido son las férulas noctur-
nas antiequino, prescritas en el 85% de los casos, aunque los bipedestadores suponen la mayor parte del gasto,
al tener un coste unitario mayor. Aplicando estos datos de frecuentacién, los pacientes ambulantes supondrian
al SNS un coste de 33571 euros anuales (255,87 € por bipedestadores), mientras gue los no ambulantes supon-
drian un coste de 23797 euros anuales, derivados principalmente por la necesidad de silla de ruedas (Tabla 10).
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Tabla 10. Frecuencia anual y coste unitario de dispositivos médicos en el SNS

AMBULANTE NO AMBULANTE
TIPO DE COSTE UNITARIO | COSTE UNITARIO | % PESSCIENTES | costepacy | #PERICIENTES | coste pac/
DISPOSITIVO INFANTIL ADULTO e ANO I Ui ANO
Bipedestador 85290 € 76097 € 30% 25587 € 0% -€
Silla de ruedas 25759 € 6454 € 10% 2576 € 90% 23183 €
Ventilacién mecanica
ventilacion 683€ 683€ 0% -€ 90% 615€
Férulas para dormir
Aty 6363€ 6363 € 85% 5400€ 0%

COSTE TOTAL 33571 € _ 237,97 €

Cuando se analizan los dispositivos sufragados por las familias u otras entidades distintas del SNS, la carga
econdémica vy la diversidad de recursos son aun mas evidentes. En los pacientes no ambulantes se concen-
tra un uso Mas intensivo y costoso: sillas de ruedas motorizadas (28% de los pacientes; 690 €/paciente/ano),
componente de posicionamiento (21%; 247 €/paciente/afo) o camas motorizadas (14%:; 148 €/paciente/ano).
Por su parte, en pacientes ambulantes, el uso de dispositivos es menor y se centra en elementos de apoyo
complementario, como otros dispositivos médicos (7%), dispositivos inteligentes (5%) o sillas de ruedas con-
vencionales (5%), con unos costes por paciente anuales también menores, si bien en conjunto suponen hasta
2273 euros anuales en términos promedio (Tabla 11).

En cuanto a los productos sanitarios sufragados por las familias, estos suponen una elevada carga econémica,
ya gue se estiman en 2713 € anuales entre los pacientes no ambulantesy 2.124 € en los ambulantes (Tabla 1).

Tabla 11. Frecuencia anual y coste unitario de dispositivos médicos y productos sanitarios en el ambito privado

% DE PACIENTES QUE UTILIZAN COSTE UNITARIO ANUAL COSTE/PAC/ANO

N S S YN BN

Bipedestador 0% 9% 42500 € 3953 €
Silla de ruedas 5% 14% 750,00 € 83500 € 36,59 € 116,51 €
Silla de ruedas motorizada 2% 28% 1.040,00 € 247425 € 2537 € 690,49 €
Componente posicionamiento 0% 21% - 118111 € - 24721 €
Pivote de ayuda a la bipedestacién 0% 2% - 400,00 € - 930 €
Elevador independiente 0% 7% - 113333 € - 79,07 € €
Textil transferencia 0% 2% - 180,00 € - 419 €
Asiento pivotal 0% 2% - 6.000,00 € - 139,53 €
Cama motorizada 0% 14% - 1.066,67 € - 148,84 €
Colchén reduccién 0% 7% - 376,67 € - 26,28 €
Silla rescate 0% 2% - 450,00 € - 10,47 €
Coste silla exterior 0% 7% - 261,67 € - 18,26 €
Dispositivo inteligente 5% 16% 550,00 € 462,86 € 26,83 € 7535 €
Otros dispositivos médicos 7% 5% 816,67 € 680,00 € 5976 € 31,63 €
Productos sanitarios 51% 42% 34562 € 540,00 € 212429 € 271256 €

COSTE TOTAL m 4.349,21€

3.2.1.4. Transporte sanitario

El transporte sanitario constituye un recurso adicional necesario en determinados pacientes con DMD, espe-
cialmente en fases avanzadas de la enfermedad. A partir de la informacién recogida en el cuestionario a fami-
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lias, se estimo la frecuencia de utilizacion y el coste asociado tanto al transporte en ambulancia de urgencia
como al de no urgencia.

Los resultados muestran que este tipo de transporte solo es empleado por pacientes no ambulantes. En
concreto, el 5% de los pacientes no ambulantes utilizdé ambulancia de no urgencia, lo que se asocia un coste
promedio anual por paciente no ambulante de 12,56 €, mientras que el 2% requirié transporte en ambulancia
de urgencia, con un coste anual de 34,61 € por paciente. En conjunto, el gasto medio anual por paciente no
ambulante asciende a 47,16 € (Tabla 12).

Tabla 12. Frecuencia anual y coste unitario del transporte no sanitario

% DE PACIENTES QUE UTI- | N° DE DESPLAZAMIENTOS | COSTE UNITARIO PROMEDIO 6 3
TIPO LIZAN PROMEDIO MESES COSTE/PAC/ANO
TRANSPORTE

| ave. | Noame. | ava. | Noams. | ame. | Noams. | amB. | NoAMB.

Ambulancia 0% 5% . 3,00 € 4500 € -€ 12,56 €
no urgente ! ! !
Ambulancia
i 0% 2% - 2,00 € 372,00 € 372,00 € -€ 34,61 €

3.2.2. Costes directos no sanitarios

3.2.2.1.Terapias de apoyo

La progresiva afectacion de la movilidad y funcionalidad en pacientes con DMD hace que muchos requieran de
terapias de apoyo complementarias para mantener su autonomia, prevenir complicaciones musculoesqueléti-
casy respiratorias, y favorecer su bienestar psicolégico y social. Estas intervenciones incluyen fisioterapia, fisiote-
rapia respiratoria, terapia ocupacional, logopedia, psicoterapia, actividades como natacién o hidroterapia, equi-
noterapia, gimnasio y grupos de ayuda, cuya utilizaciéon y costes varian segun el estado funcional del paciente.

Segun los datos obtenidos de la encuesta a cuidadores, la fisioterapia es la terapia de apoyo mas utilizada, con
un 88% tanto para pacientes ambulantes como no ambulantes que lo requieren, generando costes prome-
dio de 2.179,32 € y 2.931,33 € por paciente/ano, respectivamente, desde una perspectiva social. La natacion o
hidroterapia también es habitual, tanto en pacientes ambulantes (41%) como en no ambulantes (30%), con un
coste medio anual de 1.057,40 € por paciente en el grupo no ambulante, frente a 434,05 € en el grupo ambu-
lante. La logopedia y la psicoterapia muestran igualmente una participacion destacada: la primera se usa en
el 29% de los pacientes ambulantes y el 12% de los no ambulantes, con costes anuales de 549,87 € y 286,05 €,
mientras que la segunda alcanza el 29% y 28% de uso, con un coste de 503,36 € y 814,83 €, respectivamente.
Finalmente, terapias menos frecuentes como la equinoterapia o los grupos de ayuda presentan un uso muy
limitado y un impacto econémico marginal, inferior a 100 € por paciente/afio. En conjunto, el coste total me-
dio derivado de las terapias de apoyo se estimé en 4.261,62 € por paciente ambulante y 5.77723 € por paciente
no ambulante, reflejando la relevancia de estas intervenciones dentro de los costes directos no sanitarios y la
necesidad de un abordaje multidisciplinar a lo largo de las distintas fases de la enfermedad (Tabla 13).

Tabla 13. Frecuencia anual y coste unitario de terapias de apoyo, perspectiva social

% DE PACIENTES QUE UTILIZAN COSTE UN&L‘;{"S'SAPLWMED'° COSTE/PAC/ANO

e | ome | wa | ows | we | ome |

TERAPIA DE APOYO

Gimnasio 12% 12% 138,00 € 132,00 € 20195 € 18419 €

Fisioterapia 88% 88% 206,83 € 27642 € 217932 € 293133 €
Terapia ocupacional 17% 14% 129,00 € 129,00 € 264,29 € 216,00 €
Psicoterapia 29% 28% 14332 € 24332 € 50336 € 814,83 €
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COSTE UNITARIO PROMEDIO .
MENSUAL COSTE/PAC/ANO

S Y S Y N T

% DE PACIENTES QUE UTILIZAN

TERAPIA DE APOYO

Logopedia 29% 12% 156,56 € 205,00 € 549,87 € 286,05 €
Fisioterapia respiratoria 2% 12% 120,00 € 206,00 € 3512 € 28744 €
Natacién hidroterapia 41% 30% 8724 € 291,46 € 434,05 € 1.057,40 €
Equinoterapia 5% 0% 155,00 € - € 90,73 € - €
Grupos ayuda 2% 0% 10,00 € - € 293 € - €

COSTE TOTAL 4.261,62 € m

3.2.2.2. Adaptaciones del hogar

Las adaptaciones del hogar constituyen un componente relevante del coste no sanitario asociado a la DMD,
ya gue permiten a los pacientes y a sus familias afrontar de manera mas segura y funcional las limitaciones
derivadas de la enfermedad. Estas adaptaciones incluyen modificaciones de mobiliario, sistemas de elevacion
y elementos especificos para el bafio y la higiene, entre otros, cuyo uso y coste varian segun el estado funcio-
nal del paciente.

Analizando los costes por paciente y ano, se observa que el coste total en adaptaciones del hogar asciende a
1.700,49 € anuales promedio entre pacientes ambulantes (derivado principalmente del uso de elevadores) y
1158 € entre pacientes no ambulantes (derivado principalmente del uso de elevadores de vehiculos), desde
una perspectiva social. Esto refleja la necesidad de modificaciones estructurales y equipos de apoyo en mu-
chos de los hogares (Tabla 14).

Tabla 14. Frecuencia anual y coste unitario de adaptaciones del hogar, perspectiva social

% DE PACIENTES QUE UTILIZAN COSTE UNITARIO ANUAL COSTE/PAC/ANO
ADAPTACIONES
S T S Y N Y
Personalizacién asientos 5% 5% 260,00 € 1.500,00 € 12,68 € 69,77 €
Inodoro elevado 0% 9% - 400,00 € - 3721€
Barandilla para inodoro 0% 5% - 200,00 € - 930 €
Bidet adaptado 0% 0% - - -
Banco silla bafiera 2% 19% 100,00 € 14571 € 244 € 271 €
Elevadores 5% 0% 27.500,00 € - 134146 € -
Elevadores diagonales 2% 0% 9.500,00 € - 23171 €
Elevadores vehiculo 0% 9% - 7.012,50 € 652,33 €
Otros 5% 7% 2.300,00 € 519333 € 12,20 € 362,33 €

Nota: Otros incluye adaptaciones realizadas en el cuarto de bafo, entradas y habitaciones de la vivienda, segun las respuestas recogidas en el
cuestionario a los cuidadores.

3.2.2.3. Transporte no sanitario

El impacto de la DMD sobre la movilidad de los pacientes implica que algunos requieran transporte no sani-
tario para acudir a centros sanitarios por motivos relacionados con la enfermedad. La informacion recabada
a través del cuestionario permitié estimar la frecuencia anual de uso y el coste unitario de cada tipo de trans-
porte, diferenciando entre pacientes ambulantes y no ambulantes.

Entre los pacientes ambulantes, el transporte mas utilizado es el coche privado, con un coste promedio anual
por paciente de 546,28 €, seguido de avion (39,02 €) y taxi (585 €). Entre los pacientes no ambulantes, el
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coche también es el recurso mas frecuente, con un coste anual promedio por paciente de 677,79 €, seguido
de taxi (204,28 €) y avion (74,42 €). Estos datos reflejan la mayor dependencia de transporte en los pacientes
no ambulantes (Tabla 15).

Tabla 15. Frecuencia anual y coste unitario del transporte no sanitario, perspectiva social

% DE PACIENTES QUE UTI- N.° DE DESPLAZAMIENTOS COSTE UNITARIO

O TRANCEORTE PROMEDIO PROMEDIO 6 MESES COSTE/PAC/ANO
o | o || o | e | vows | i vowe]
Coche 29% 44% 2.9 9,63 92323 € 76698 €  54628€  67779€
Taxi 2% 9% 6,00 6,00 12000€  109800€ 585€ 20428 €
Avién 2% 2% 2,00 1,00 80000€  160000€  39,02€ 442 €

COSTE m 956,49 €

3.2.2.4. Cuidados formales e informales

Segun los datos sobre cuidados formales recogidos en los cuestionarios, un 2,4% de los pacientes ambulantes
utilizan este tipo de cuidados proporcionados por cuidadores profesionales, con un promedio de 1 hora sema-
nal de cuidados, durante 10 meses, lo que equivale a un coste promedio por paciente de 15,85 € al afo. Entre
los pacientes no ambulantes, el uso de cuidados formales es mayor (9,3%), asi como el promedio de horas
semanales (31,3), resultando en un total de 1.388 horas anuales de asistencia profesional, lo que se traduce en
un coste promedio anual de 10.555 €, equivalente a 981,86 € por paciente y ano (Tabla 16).

Tabla 16. Uso de cuidados formales y costes anuales, por EF, perspectiva social

AMBULANTES NO AMBULANTES
% pacientes que requieren 2,4% 9,3%
Meses promedio de cuidado 10,0 10,3
Horas semanales de cuidado 10 313
Horas anuales promedio de cuidado 433 1.388,0
Coste promedio anual cuidados 650 € 10.555 €

COSTE/PACIENTE/ARO _ see o316 €

Nota: EF: estado funcional.

En lo que respecta a los cuidados informales, aunque la mayor parte de ellos son aportados por la familia de
forma no remunerada, en algunos casos se reciben ayudas publicas para compensar ese tiempo de dedica-
cion, lo que se englobaria dentro de la partida de costes directos no sanitarios asumidos desde la perspectiva
del financiador publico. Asi, segun los cuestionarios, entre los pacientes ambulantes, el 37% recibié algun tipo
de ayuda a la dependencia, con un coste promedio anual de 198313 €, lo que equivale a 725,54 € por paciente
y afio. En los pacientes no ambulantes, el 49% de los casos recibid estas ayudas, con un coste promedio anual
de 3.275,29 €, equivalente a 1.599,56 € por paciente y afio. La prestacion del CUME para compensar la reduc-
cion de jornada por cuidado de hijos con enfermedades cronicas se estima en 14.414,16 € por solicitante, lo
gue redunda en un coste asociado por paciente de 1406,26 € en los ambulantes y 1.340,85 € en los no ambu-
lantes. Asi, el total de ayudas publicas para cuidados informales se estima en 2.132 y 2940 euros anuales por
paciente ambulante y no ambulante, respectivamente (Tabla 17).
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Tabla 17. Utilizacién y costes de cuidados informales y apoyo publico recibido (SAAD y CUME), por EF, perspectiva
del financiador publico

AMBULANTES NO AMBULANTES
| sao | cme | sa0 | oM
% casos que requieren 37% 10% 49% 9%
Coste promedio anual cuidados 198313 € 14.41416 € 327529 € 14.41416 €
Coste / pac / afio 72554 € 1.406,26 € 1.599,56 € 1.340,85€

Nota: CUME: cuidado de menores con enfermedad grave; SAAD: sistema para la autonomi y atencion a la dependencia.

Teniendo en cuenta los cuidados informales en el &mbito familiar, todos los pacientes requirieron de un cui-
dador principal, mientras que un porcentaje adicional de familiares u otros cuidadores contribuye con horas
suplementarias (68% en el caso de pacientes ambulantes y 100% en pacientes no ambulantes). Entre los
pacientes ambulantes, el cuidador principal dedica en promedio 2.234 horas anuales, y los cuidadores adicio-
nales 1.822 horas, lo que, valorado a un coste unitario de 16,66 € por hora, se traduce en 37.225,15 € y 20.730,06
€ por paciente y ano, respectivamente, sumando 57.955 euros anuales promedio. En los pacientes no ambu-
lantes, las horas de cuidado aumentan a 3.383 por el cuidador principal y 1.523 por los cuidadores adicionales,
resultando en unos costes anuales por paciente/anio de 56.364 € y 25373 €, respectivamente, lo que suma
81738 euros. Estos resultados ponen de manifiesto que, aungue existen algunas ayudas publicas, la mayor
parte del valor econémico de los cuidados informales recae sobre las familias y no estd remunerado, especial-
mente en pacientes no ambulantes, que cuentan con mayores necesidades de atencion (Tabla 18).

Tabla 18. Utilizacion y costes de cuidados informales por parte de las familias

AMBULANTE NO AMBULANTE
CUIDADOR RESTO CUIDADOR RESTO
PRINCIPAL DE CUIDADORES PRINCIPAL DE CUIDADORES
% casos que requieren 100% 68% 100% 100%
Horas anuales promedio de cuidado 2234 1.822 3.383 1523
Coste unitario hora cuidados 16,66 €
Coste / pac / afio 3722515 € 20.730,06 € 56.364,10 € 2537344 €

3.2.3. Costes indirectos

La DMD, por sus caracteristicas progresivas y limitantes, restringe significativamente la participacién de los
pacientes en el mercado laboral, lo que se traduce en un impacto econémico a nivel agregado. La informa-
cion recabada a través del cuestionario permitié estimar el porcentaje de pacientes que ha sufrido algun tipo
de pérdida laboral debido a su enfermedad, si bien estas cifras son muy reducidas, debido a que pocos de
ellos estan trabajando, debido a su vez a la corta edad de los pacientes y al impacto de la enfermedad.

Asi, segln las cifras del cuestionario, solo 6 de los 41 pacientes ambulantes estdn en edad de trabajar, y solo
uno de ellos trabaja. Esa persona declara haber perdido 12 dias de trabajo al afio debido a la DMD, con un
coste asociado de 1722 €, lo que se traduce en un coste de 42,01 € si se reparte sobre el total de pacientes de
esta categoria. En el caso de los no ambulantes, el 70% esta en edad de trabajar, aunque solo el hace el 5% (2
pacientes). Las pérdidas laborales declaradas por estos dos asalariados debido a su enfermedad ascienden a
10 horas (179,41 €), a lo que se aflade el caso de un paciente en baja temporal durante tres meses, que sUpuso
una pérdida de 401,7 horas y un coste asociado de 7.207 €. Como resultado, las pérdidas en este grupo ascien-
dena 7.386,50 euros, lo que se traduce en un promedio anual de pérdidas laborales por paciente con DMD de
34356 €. Estos reducidos resultados reflejan que pocos pacientes acceden al empleo remunerado (Tabla 19).
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Tabla 19. Pérdida de productividad laboral anual, perspectiva de la familia

NO AMBULANTES

AMBULANTES

Horas de trabajo anuales perdidas 96 41,7
% pacientes con pérdida laboral 2% 5%
Pérdida de productividad laboral total 172238 € 7.386,50 €

Coste de pérdida de productividad laboral
promedio por paCIente CORDND 343,56 =

Ademas de las pérdidas laborales directamente observadas entre los pacientes que desarrollan alguna activi-
dad remunerada, se cuantific la pérdida potencial de productividad derivada de la escasa integracion laboral
de las personas con DMD. Para ello, se aplico la diferencia entre las tasas de ocupacion observadas en la mues-
tra (16,7 % en pacientes ambulantesy 6,7 % en no ambulantes) y las de la poblacién general de referencia. Con
estos datos, se calculd que serian necesarias 1,56 personas adicionales ocupadas en la muestra de pacientes
ambulantes y 10,78 en el de no ambulantes para igualar la tasa de empleo de la poblacion general. El valor
nmonetario por paciente asociado a esta brecha de ocupaciéon equivale a 1.094,07 € y 7.22719 € para pacientes
ambulantesy no ambulantes, respectivamente, teniendo en cuenta el salario promedio de poblaciéon general
del INE (Tabla 20).

Tabla 20. Pérdida laboral potencial anual en pacientes con DMD frente a la poblacidn general, perspectiva social

AMBULANTES NO AMBULANTES
Tasa ocupacién de la muestra 16,7 % 6,7%
Tasa de ocupacion de la poblacién general de 43%
20-24 afios °
Diferencia en tasa de ocupacién entre poblacién 26% 26%

general y DMD

Coste de pérdida laboral promedio por paciente
1.094’07 =

3.3. ESTIMACION DE COSTES TOTALES

3.3.1. Coste promedio por paciente con DMD en Espafa

3.3.1.1. Perspectiva social

A partir de los resultados anteriores, se estimaron los costes promedio por paciente en cada EF, distinguiendo
los pacientes ambulantes de los no ambulantes y diferenciando los costes directos sanitarios de los costes
directos no sanitarios y los costes indirectos. El coste por paciente general con DMD se obtuvo ponderando la
cantidad de pacientes de cada tipo (en este caso, 50%/50%).

Segun los calculos realizados, desde una perspectiva social el coste promedio anual por paciente con DMD en
Espafia se sitla en 90.751 €, con diferencias segun el estado funcional: 73.002 € para pacientes ambulantes y
108.501 € para pacientes no ambulantes.

Los costes directos sanitarios representan el 10% del coste total promedio (8.830 € por paciente/ano), mientras
que los costes directos no sanitarios constituyen la mayor parte, con un 85% (77.568 €), destacando especial-
mente los cuidados informales. Las pérdidas laborales de los pacientes suponen una proporcion baja del total
(4,8%; 4.353 €).

Dentro de los costes directos sanitarios, los principales componentes son los productos sanitarios (2.418 €), las
visitas médicas (2102 €), las hospitalizaciones (2.010 €) y los dispositivos sanitarios (1.179 €), con un mayor peso
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de estos Ultimos en los pacientes no ambulantes. Los costes de pruebas médicas, tratamiento farmacolégico
y transporte sanitario tienen un impacto menor, aungue los pacientes no ambulantes presentan valores lige-
ramente superiores en las dos Ultimas.

En los costes directos no sanitarios, los cuidados informales son la partida predominante (69.846 €), segui-
dos de las terapias de apoyo (5.019 €) y adaptaciones del hogar (1429 €). La distribucion de estos costes varia
segun el estado funcional: los pacientes ambulantes tienen mayor peso relativo en adaptaciones del hogar,
mientras que los pacientes no ambulantes presentan un mayor coste en cuidados informales, terapias de
apoyo y transporte no sanitario.

En conjunto, se observa una clara correlacion entre el estado funcional y el aumento de costes: los pacientes
no ambulantes presentan de manera consistente los costes mas elevados en casi todas las categorias, refle-
jando la mayor intensidad de necesidades asistenciales y cuidados (Tabla 21y Figura 2).

Tabla 21. Costes anuales promedio por paciente con DMD bajo la perspectiva social, por EF, € y %

COSTE PROMEDIO POR PACIENTE AMBULANTE NO AMBULANTE
Visitas médicas 2102€ 1510 € 2695 €
Pruebas médicas M€ 1037 € 786 €
Hospitalizaciones 2010 € 2010 € 2010 €
Tratamiento farmacolégico 185 € 176 € 194 €
Dispositivos sanitarios 1179 € 484 € 1.875 €
Productos sanitarios 2418 € 2124 € 2713 €
Transporte sanitario 24 € 47€
oemsomrosoos | amoe | see | e |
Terapias de apoyo 5019€ 4262 € 5777 €
Adaptaciones del hogar 1429 € 1700 € 1158 €
Transporte no sanitario 774 € 591€ 956 €
Cuidados formales 499 € 16€ 982 €
Cuidados informales 69.846 € 57955 € 81738 €

COSTES TOTALES 90.751 € 73.002 € 108.501 €

Nota: EF: estado funcional.
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Figura 2. Comparacion de los costes promedio por paciente con DMD anuales bajo la perspectiva social, por EF, €

120.000€ COSTE PROMEDIO POR PACIENTE
108.501€
100.000€
90.751€
SOUCES 73.002€
60.000€
40.000€
20.000€ W Costes directos sanitarios
I Costes directos no sanitarios
[ Pérdidas laborales de los
o€ pacientes
Total Ambulante No ambulante
12.000€ COSTES PROMEDIO POR PACIENTE: COSTES DIRECTOS SANITARIOS
10.319€
10.000€
8.830€
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I Visitas médicas
4000€ B Pruebas médicas
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Tratamiento farmacoldgico
2000€ [ Dispositivos sanitarios
' Productos sanitarios
0€ " Transporte sanitario
Total Ambulante No ambulante
100.000€ COSTES PROMEDIO POR PACIENTE: COSTES DIRECTOS NO SANITARIOS
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Total Ambulante No ambulante

Nota: el apartado otros engloba las siguientes partidas: adaptaciones del hogar, transporte no sanitario y cuidados formales.
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3.3.1.2. Perspectiva del financiador publico

Desde la perspectiva del financiador publico, el coste promedio por paciente con DMD se estima en 7.226 €
anuales, con predominio de los costes directos sanitarios (4.690 €, 65% del total) y una menor contribucion
de los costes directos no sanitarios, limitados a transferencias publicas (2.536 €, 35%). Las hospitalizaciones y
visitas médicas constituyen los principales componentes sanitarios, mientras que los dispositivos sanitarios
tienen un peso moderado y las pérdidas laborales de los pacientes no se incluyen (Tabla 22).

Tabla 22. Costes promedio por paciente anuales con DMD bajo la perspectiva del financiador publico, por EF, € y %

COSTE PROMEDIO POR PACIENTE AMBULANTE NO AMBULANTE
Visitas médicas 1342 € 1197 € 1486 €
Pruebas médicas 866 € 964 € 768 €
Hospitalizaciones 2010 € 2010 € 2010 €
Tratamiento farmacolégico 185 € 176 € 194 €
Dispositivos sanitarios 287 € 336 € 238 €
Productos sanitarios 0€ 0€ 0€

Transporte sanitario

COSTES DIRECTOS SANITARIOS 4.690 € 4683 € 4.696 €

Terapias de apoyo

Adaptaciones del hogar 0€ 0€ 0€
Transporte no sanitario 0€ 0€ 0€
Transferencias publicas (SAAD, CUME) 2536 € 2132 € 2940 €

COSTES TOTALES 7.226 € “ 7.637 €

COSTES DIRECTOS SANITARIOS 65% 69% 61%
COSTES DIRECTOS NO SANITARIOS 35% 31% 39%
PERDIDAS LABORALES DE LOS PACIENTES 0% 0% 0%

Nota: EF: estado funcional.

3.3.1.3. Perspectiva del paciente/familia

Desde la perspectiva del paciente/familia, el coste anual promedio por paciente con DMD se estima en 78.303€
anuales, una cifra muy superior a la obtenida bajo la perspectiva del financiador publico, debido a que se in-
cluye la monetizacién del (elevado) tiempo de dedicacién de los cuidados personales de estos pacientes. Bajo
esta perspectiva, los costes directos no sanitarios representan la parte mas significativa del gasto (74.207 €,
95% del total), destacando los cuidados informales (67.310 €) como partida predominante, seguidos de tera-
pias de apoyo y adaptaciones del hogar.
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Tabla 23. Costes anuales promedio por paciente con DMD bajo la perspectiva del paciente/familia, por EF, € y %

COSTE PROMEDIO POR PACIENTE AMBULANTE NO AMBULANTE
Visitas médicas 708 € 266 € 1150 €
Pruebas médicas 12€ 8€ 15€
Hospitalizaciones 0€ 0€ 0€
Tratamiento farmacolégico 0€ 0€ 0€
Dispositivos sanitarios 742 € 124 € 1360 €
Productos sanitarios 2418 € 2124 € 2713 €
Transporte sanitario 24 € 47€
e T T T
Terapias de apoyo 4207 € 3859 € 4555 €
Adaptaciones del hogar 1425 € 1700 € 1150 €
Transporte no sanitario 774 € 591€ 956 €
Cuidados formales 491€ 0€ 982 €
Cuidados informales 67310 € 55.823 € 78797 €

COSTES TOTALES m 64.538 € 92.069 €

COSTES DIRECTOS SANITARIOS 5% 4% 6%
COSTES DIRECTOS NO SANITARIOS 95% 96% 94%
PERDIDAS LABORALES DE LOS PACIENTES 0,25% 0,07% 0,37%

COSTES TOTALES 100% 100% 100%

Nota: EF: estado funcional.

3.3.2. Coste total de la DMD en Espafia

La carga econdmica de la DMD se ha estimado a través de la multiplicacion de los costes promedio por pa-
ciente y el nUmero de pacientes afectados. El nimero de pacientes se ha aproximado a partir de los datos
recogidos en la literatura y la opinion de los expertos

3.3.2.1. Perspectiva social

Segun los céalculos realizados, la carga econdmica total de la DMD en Espafa asciende a 54.438.744 € anuales.
De esta cifra, 21.895.667 € corresponden a los pacientes ambulantes y 32.543.077 € a los pacientes no ambu-
lantes. En el desglose de los costes directos sanitarios, se estiman 5.296.973 € en total, de los cuales 2.201.923 €
corresponden a los pacientes ambulantesy 3.095.051 € a los no ambulantes. Dentro de esta categoria, los prin-
cipales componentes son productos sanitarios (1.450.733 €), visitas médicas (1.261.217 €), las hospitalizaciones
(1205.867 €) y los dispositivos sanitarios (707.505 €). Por su parte, los costes directos no sanitarios representan
la mayor parte de la carga, con un total de 46.530.302 €, de los cuales 19.352.996 € se asocian a los pacientes
ambulantes y 27177306 € a los no ambulantes. En esta categoria destacan de forma muy significativa los
cuidados informales, que alcanzan los 41.898.511 €, seguidos por las terapias de apoyo (3.010.984 €) y las adap-
taciones del hogar (857.368 €). Finalmente, las pérdidas laborales de los pacientes ascienden a un total de
2.611.469 € (2.270.721 € de los pacientes no ambulantes mas 340.748 € de los ambulantes) (Tabla 24y Figura 3).
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Tabla 24. Costes totales anuales de la DMD en Espana bajo la perspectiva social, por EF, € y %

COSTE TOTAL EN ESPANA AMBULANTE NO AMBULANTE
Visitas médicas 1261217 € 452.879 € 808338 €
Pruebas médicas 546,658 € 310979 € 235678 €
Hospitalizaciones 1.205.867 € 602933 € 602933 €
Tratamiento farmacolégico 10.848 € 52742 € 58106 €
Dispositivos sanitarios 707.505 € 145243 € 562.262 €
Productos sanitarios 1.450.733 € 637146 € 813.587 €
Transporte sanitario 14146 € 1446 €
e B N e
Terapias de apoyo 3.010.984 € 1278201 € 1732783 €
Adaptaciones del hogar 857368 € 510.033 € 347335 €
Transporte no sanitario 464192 € 177.308 € 286.884 €
Cuidados formales 299.248 € 4755 € 294493 €
Cuidados informales 41.898.511 € 17.382.699 € 24515811 €

COSTES DIRECTOS NO SANITARIOS 46.530.302 € 19.352.996 € m

COSTES TOTALES 54.438.744 € 21.895.667 € 32.543.077 €

COSTE TOTAL EN ESPANA TOTAL AMBULANTE NO AMBULANTE
COSTES DIRECTOS SANITARIOS 10% 10% 10%
COSTES DIRECTOS NO SANITARIOS 85% 88% 84%
PERDIDAS LABORALES DE LOS PACIENTES 4,80% 1,56% 6,98%

COSTES TOTALES 100% 100% 100%

Nota: EF: estado funcional.
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Figura 3. Comparacion de los costes totales anuales de la DMD en Espana bajo la perspectiva social, por EF, €
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Nota: el apartado “otros” engloba las siguientes partidas: adaptaciones del hogar, transporte no sanitario y cuidados formales.
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3.3.2.2. Perspectiva del financiador publico

Segun los calculos realizados, la carga econémica de la DMD en Espafia desde la perspectiva del financiador
publico asciende a 4.334.452 € anuales, de los cuales 2.043.967 € corresponden a los pacientes ambulantes
y 2.290.485 € a los no ambulantes. En el desglose de los costes directos sanitarios, se estiman 2.813.128 € en
total, con 1404.570 € asociados a pacientes ambulantes y 1.408.558 € a no ambulantes. Dentro de esta cate-
goria, los principales componentes son las hospitalizaciones (1.205.867 €), las visitas médicas (804.750 €) y los
dispositivos sanitarios (172.068 €). Por su parte, los costes directos no sanitarios, limitados a transferencias pu-
blicas (SAAD y CUME), ascienden a 1.521.324 €, de los cuales 639.397 € corresponden a pacientes ambulantes
y 881,927 € a pacientes no ambulantes (Tabla 25).

Tabla 25. Costes totales anuales de la DMD en Espana bajo la perspectiva del financiador publico, por EF, € y %

COSTE TOTAL EN ESPANA AMBULANTE NO AMBULANTE
Visitas médicas 804.750 € 358974 € 445776 €
Pruebas médicas 519596 € 289230 € 230.367 €
Hospitalizaciones 1.205.867 € 602933 € 602933 €
Tratamiento farmacolégico 1n0.848 € 52742 € 58106 €
Dispositivos sanitarios 172.068 € 100.692 € 71.376 €
Productos sanitarios 0€ 0€ 0€

Transporte sanitario

COSTES DIRECTOS SANITARIOS 2813128 € m 1.408.558 €

Terapias de apoyo

Adaptaciones del hogar 0€ 0€ 0€
Transporte no sanitario 0€ 0€ 0€
Transferencias publicas (SAAD, CUME) 1521324 € 639.397 € 881927 €

PERDIDASLABORALESDELOSPACIENTES | o |  oe | oe |
COSTES TOTALES 4334452 € 2.043.967 € 2.290.485 €

COSTE TOTAL EN ESPANA TOTAL AMBULANTE NO AMBULANTE

COSTES DIRECTOS SANITARIOS 65% 69% 61%
COSTES DIRECTOS NO SANITARIOS 35% 31% 39%
PERDIDAS LABORALES DE LOS PACIENTES 0% 0% 0%

COSTES TOTALES 100% 100% 100%

Nota: EF: estado funcional.

3.3.2.3. Perspectiva del paciente/familia

Desde la perspectiva del paciente/familia, la carga econémica total de la DMD en Espana asciende a 46971551 €
anuales, con 19.357.018 € correspondientes a pacientes ambulantes y 27.614.533 € a pacientes no ambulantes. En
los costes directos sanitarios se estiman 2.341.446 € en total, de los cuales 756.433 € corresponden a pacientes am-
bulantesy1585.013€ a pacientes no ambulantes, destacando principalmente los productos sanitarios (1450.733€),
dispositivos sanitarios (445117 €) y visitas médicas (424.510 €), mientras que las pruebas médicas y el transporte
sanitario, tienen un Mmenor peso. Los costes directos no sanitarios ascienden a 44.514.460 €, con predominio de los
cuidados informales (40.377187 €), seguidos por terapias de apoyo (2.523.493 €), adaptaciones del hogar (855.096
€), transporte (464.192 €) y cuidados formales (294.493 €). Finalmente, las pérdidas laborales de los pacientes al-
canzan los 115644 €, concentrandose principalmente en los pacientes no ambulantes (103.044 €) (Tabla 26).
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Tabla 26. Costes totales anuales de la DMD en Espaiia bajo la perspectiva del paciente/familia, por EF, € y %

COSTE TOTAL EN ESPANA AMBULANTE NO AMBULANTE
Visitas médicas 424510 € 79.664 € 344.846 €
Pruebas médicas 6.941 € 2.388€ 4553 €
Hospitalizaciones 0€ 0€ 0€
Tratamiento farmacolégico 0€ 0€ 0€
Dispositivos sanitarios 445117 € 37236 € 407.881 €
Productos sanitarios 1450733 € 637146 € 813.587 €
Transporte sanitario 14146 € 14146 €
e B N e
Terapias de apoyo 2523493 € 1157.341 € 1.366.152 €
Adaptaciones del hogar 855.096 € 510.033 € 345063 €
Transporte no sanitario 464192 € 177308 € 286.884 €
Cuidados formales 294493 € 0€ 294493 €
Cuidados informales 40.377187 € 16.743.303 € 23.633.884 €

COSTES DIRECTOS NO SANITARIOS 44,514,460 € 18.587.985 € 25.926.475 €
COSTES TOTALES 46.971.551 € 19.357.018 € 27.614.533 €

COSTES DIRECTOS SANITARIOS 5% 4% 6%
COSTES DIRECTOS NO SANITARIOS 95% 96% 94%
PERDIDAS LABORALES DE LOS PACIENTES 0,25% 0,07% 0,37%

3.3.3. Analisis de sensibilidad

3.3.3.1. AS 1. Valoracién contingente de los cuidados informales

Dado que el tiempo que los cuidadores dedican a los pacientes con DMD constituye un componente rele-
vante de los costes indirectos, el primer analisis de sensibilidad se centrd en examinar como varian los resul-
tados al cambiar la metodologia de valoracion de estos cuidados. En el andlisis base, las horas dedicadas por
los cuidadores se valoraban segun el coste de la ayuda a domicilio del SNS (16,66 €/h), siguiendo un enfoque
de sustitucion, lo que redundaba en un coste promedio por paciente de 57955 euros anuales y 81.737 euros
anuales en funcion de si estaba en fase ambulante o no ambulante. En este analisis se sensibilidad, se optd
por aplicar un enfoque de valoracion contingente, en el que el coste por hora se determina a partir de la dis-
posicion de los cuidadores a ser compensados por su tiempo (asumiendo un coste por hora de cuidados de
74 euros, en vez de 16,7 euros), siguiendo la metodologia de estudios realizados en Espafia por Oliva-Moreno’
y Garrido-Garcia’, actualizados al IPC de 2024, Asi, los costes promedio de los cuidados informales se reduci-
rian hasta los 25.899 euros y 36.527 euros anuales promedio en funcion del EF del paciente (Tabla 27).
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Tabla 27. Utilizacién y costes de cuidados informales por parte de las familias por EF, € (analisis de sensibilidad 1)

AMBULANTE NO AMBULANTE
PRINCIPAL DE CUIDADORES PRINCIPAL DE CUIDADORES
% casos que requieren 100% 68% 100% 100%
Horas anuales promedio de cuidado 2.234 1.822 3.383 1523
Coste unitario hora cuidados 74 €
Coste / pac / afio 16.635,30 € 9.263,92 € 25.188,18 € 1.338,97 €
Coste total/pac/afio 25.899,22 € 36.527,15

Nota: Las celdas en gris indican los elementos que han sido modificados en el analisis de sensibilidad respecto al escenario base.

El descenso en estos costes de los cuidados informales conlleva a que los costes directos no sanitarios por pa-
ciente pasen de 77568 € a 38.935 € en el AS, lo que supone una reduccion del 50%. Asi mismo, este descenso
hace que el gasto anual por paciente disminuya de 90.751 € a 52.118 € (descenso del 43%) (Tabla 28).

Tabla 28. Costes promedio anuales por paciente con DMD, por EF, € (andlisis de sensibilidad 1)

COSTE PROMEDIO POR PACIENTE AMBULANTE NO AMBULANTE

Terapias de apoyo, adaptaciones, transporte no sanitario 7223 € 6.553 € 7892 €

Cuidados formales 499 € l6€ 982 €

Cuidados informales 31213 € 25.899 € 36.527 €
38.935 € 32,468 € 45.401 €

COSTES TOTALES 52118 € 40.946 € 63.291€

Nota: Las celdas en gris indican los elementos que han sido modificados en el anélisis de sensibilidad respecto al escenario base.

El descenso de los costes por cuidados informales conlleva a que los costes directos no sanitarios en Espafia pasen
de 46,5 millones de euros en el caso base a 23,4 millones en el ASI (bajo la perspectiva social), lo que supone una re-
duccion del 50%. Este descenso en la partida de cuidados informales se traduce directamente en el gasto total de
la enfermedad: los costes globales pasan de 54,4 millones de euros en el escenario base (Tabla 24) a 31,3 millones
en el AS], lo que representa una reduccion del 43% en el impacto econdmico total de la DMD en Espafa (Tabla 29).

Tabla 29. Costes anuales totales de la DMD en Espana, por EF, € (analisis de sensibilidad 1)

COSTE TOTAL EN ESPANA AMBULANTE NO AMBULANTE

Terapias de apoyo, adaptaciones, transporte no sanitario 4332544 € 1965542 € 2.367.002 €

Cuidados formales 299248 € 4755 € 294493 €

Cuidados informales 18.723.748 € 7.768.039 € 10.955.709 €
23.355.539 € 9.738.336 € 13.617.203 €

COSTES TOTALES 31.263.982 € 12.281.007 € 18.982.975 €

Nota: Las celdas en gris indican los elementos que han sido modificados en el anélisis de sensibilidad respecto al escenario base.

3.3.3.2. AS 2. Dato alternativo de prevalencia de la enfermedad

En el segundo andlisis de sensibilidad (AS2) se ha modificado el nimero de pacientes considerados en la esti-
macion de la carga econdmica de la DMD en Espafa. En lugar de los 600 pacientes derivados de las estimacio-
nes de Morgan (6,43/100.000 varones entre 7-40 anos)2 del caso base, se ha utilizado la cifra de 1139 pacientes
obtenida a partir de la prevalencia reportada por Mah (4,78/100.000 varones)®. Esta modificacion Unicamente
afecta a los costes totales de la enfermedad en Espafa, sin alterar los costes anuales promedio por paciente.
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El incremento de la prevalencia utilizada en el AS2 tiene un efecto relevante sobre los costes totales de la DMD en
Espafa. Los costes directos sanitarios aumentan de 5296.973 € en el caso base a 10.056.989 €, lo que supone un in-
cremento de casi un 90%. De manera similar, los costes directos no sanitarios se elevan de 46.530.302 € a 88.343.796
€, es decir, 41.813.494 € adicionales, un aumento del 90%. Las pérdidas laborales de los pacientes también se incre-
mentan, pasando de 2611469 € a 4958212 €. En conjunto, el coste total de la DMD en Espafa se incrementa de
54438744 € a103.358.997 €, un aumento absoluto de 48.920.253 €, equivalente a un incremento del 90% respecto
al escenario base. El efecto detallado del AS2 en las distintas partidas de costes puede observarse en la Tabla 30.

Tabla 30. Costes anuales totales de la DMD en Espaia, por EF, € (anélisis de sensibilidad 2)

COSTE TOTAL EN ESPANA AMBULANTE NO AMBULANTE
Visitas médicas 2394584 € 859.849 € 1534734 €
Pruebas médicas 1.037.901 € 590.435 € 447.466 €
Hospitalizaciones 2289.494 € 1144747 € 1144747 €
Tratamiento farmacolégico 210458 € 100137 € 10322 €
Dispositivos sanitarios 1343290 € 275762 € 1.067.528 €
Productos sanitarios 2.754.404 € 1209.704 € 1544.699 €
Transporte sanitario 26.858 € 0€ 26.858 €
10.056.989 € 4.180.635 € 5.876.354 €
Terapias de apoyo 5716742 € 2.426.829 € 3289913 €
Adaptaciones del hogar 1.627.824 € 968.364 € 659.460 €
Transporte no sanitario 881329 € 336.642 € 544686 €
Cuidados formales 568160 € 9.028 € 559132 €
Cuidados informales 79.549.741 € 33.003.303 € 46.546.438 €
88.343.796 € 36.744.166 € 51.599.630 €
4.958.212 € 646.954 € 4.311.257 €

COSTES TOTALES 103.358.997 € 41.571.755 € 61.787.241 €

Nota: Las celdas en gris indican los elementos que han sido modificados en el analisis de sensibilidad respecto al escenario base.

3.3.3.3. AS 3. No contabilizacién del tiempo de ocio de los cuidadores

En el tercer analisis de sensibilidad (AS3) se ha modificado la monetizacién del tiempo de los cuidados infor-
males, al excluir el tiempo de ocio perdido por los familiares y considerar Unicamente sus pérdidas laborales
declaradas en el cuestionario. Este planteamiento responde a la necesidad de explorar cémo variaria la carga
econdémica cuando se limita la valoracién de los cuidados informales a un enfoque estrictamente productivo,
prescindiendo de la dimensién no laboral.

Asi, 20 cuidadores de pacientes ambulantes (un 49% del total) y 25 cuidadores de pacientes no ambulantes (un
58% del total) declaran haber perdido horas y/o dias de trabajo por tener que cuidar de personas con DMD. Entre
los cuidadores de pacientes ambulantes, 4 personas reportan haber estado de baja temporal un total de 3.077
horas en el Ultimo afo, lo que supone una pérdida laboral de 55.212 €. En el mismo grupo, 4 cuidadores indican
haber reducido su jornada laboral, acumulando 3.201 horas perdidas, equivalentes a 57426 €. Ademas, 12 cui-
dadores de pacientes ambulantes registran ausencias puntuales que suman 569 horas, con un coste asociado
total de 10.209 €. En conjunto, la pérdida laboral total de los cuidadores de pacientes ambulantes asciende a
122.846 €, lo que equivale a un promedio de 2.996 € por cuidador principal (122.846 € / 41 cuidadores).

Por su parte, entre los cuidadores de pacientes no ambulantes, 4 personas reportan 3.479 horas de baja tem-
poral, con un coste asociado de 62.413 €. Un cuidador estuvo de baja permanente, lo que se traduce en 1.606
horas de trabajo perdido, con un coste de 28.806 €. La reduccién de jornada laboral afectd a 6 cuidadores,
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sumando 3710 horas perdidas y 66.562 € en costes asociados. Por Ultimo, 14 cuidadores de pacientes no
ambulantes declararon ausencias de horas puntuales de trabajo que representan 3.681 horas y un coste de
06.042 €. En total, la pérdida laboral de los cuidadores de pacientes no ambulantes alcanza los 223.824 €, con
un coste promedio de 5.205 € por cuidador principal (Tabla 31).

Tabla 31. Pérdidas laborales anuales de los cuidadores, por EF del paciente

AMBULANTE NO AMBULANTE
Baja laboral temporal 58.813 € 55212 € 62413 €
Baja laboral permanente 14.4031 € - € 28.806,2 €
Reduccion de jornada laboral 61.994 € 57.426 € 66.562 €
Horas de trabajo perdidas en ausencias puntuales 381256 € 10.208,7 € 66.042,5 €
emoavsomonaMe | musee | mseme | meame |
PERDIDA LABORAL TOTAL PROMEDIO POR CUIDADOR PRINCIPAL 4.101€ 2996 € 5.205 €

Nota: Las celdas en gris indican los elementos que han sido modificados en el anélisis de sensibilidad respecto al escenario base.

Al considerar Unicamente las pérdidas laborales de los cuidadores en el AS3, los cuidados informales por pa-
ciente descienden drasticamente de 69.846 € (Tabla 21) en el caso base a 4.101 € (Tabla 31), lo que implica una
reduccion superior al 94%. Esta disminucién en cuidados informales conlleva a que el coste promedio por
paciente disminuya desde los 90.751 € del caso base (Tabla 21), hasta los 29.792 € (18.043 para ambulantes y
41542 para no ambulantes) (Tabla 32).

Tabla 32. Costes anuales promedio por paciente con DMD en Espana, por EF, € (analisis de sensibilidad 3)

COSTE PROMEDIO POR PACIENTE AMBULANTE NO AMBULANTE
comesomecrossmmmos | _smwe | mwc | wme

Terapias de apoyo, adaptaciones, transporte no sanitario 7223 € 6.553 € 7892 €

Cuidados formales 5285€ 6€ 10555 €

Cuidados informales 4]01€ 2996 € 5205 €

COSTES DIRECTOS NO SANITARIOS 16.609 € 9.565€ 23652€
PERDIDAS LABORALES DE LOS PACIENTES | asmse | wee | mme |
COSTES TOTALES 20792 € 18.043 € qass2€

Nota: Las celdas en gris indican los elementos que han sido modificados en el analisis de sensibilidad respecto al escenario base.

Esta modificaciéon en la valoracion de los cuidados informales repercute de manera importante en el gasto
global, ya que el coste total de la DMD en Espafa pasaria de 54.438.744 € en el escenario base (Tabla 24) a
15.000.123 € en el AS3 (Tabla 33), una disminucion del 72%.

Tabla 33. Costes anuales totales de la DMD en Espana, por EF, € (analisis de sensibilidad 3)

COSTE TOTAL EN ESPANA AMBULANTE NO AMBULANTE

Terapias de apoyo, adaptaciones, transporte no

FrfiEs 4332544 € 1965542 € 2.367.002 €
Cuidados formales 299248 € 4755 € 294493 €
Cuidados informales 2.459.890 € 898.676 € 1561214 €

COSTES DIRECTOS NO SANITARIOS 7.091.681 € 2.868.973 € 4.222.709 €

COSTES TOTALES 15.000.123 € 5.411.643 € 9.588.480 €

Nota: Las celdas en gris indican los elementos que han sido modificados en el andlisis de sensibilidad respecto al escenario base.
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3.3.4. Gastos monetarios de las familias

La DMD no solo genera costes directos sanitarios y no sanitarios a nivel global, sino que también implica un
gasto monetario directo para las familias de los pacientes (en ocasiones denominado gastos de bolsillo). Estos
gastos se han calculado considerando Unicamente los desembolsos que afrontan las familias de forma direc-
ta, excluyendo subvenciones publicas o ayudas de ONG. Se incluyen los costes de visitas y pruebas médicas,
dispositivos y productos sanitarios, terapias de apoyo, adaptaciones del hogar, transporte no sanitario y cuida-
dos formales, diferenciando entre pacientes ambulantes y no ambulantes.

Asi, el gasto monetario familiar promedio por paciente se estima en 10.800 €, aunque existe una notable dife-
rencia segun el estado funcional: 8.672 € para pacientes ambulantesy 12.928 € para pacientes no ambulantes.
Entre las partidas que mas contribuyen a este gasto destacan las terapias de apoyo, con un coste medio de
4207 € por paciente (3.859 € para ambulantes y 4555 € para no ambulantes), necesarias para mantener
la funcionalidad, mejorar la calidad de vida y reducir la progresién de las limitaciones fisicas asociadas a la
enfermedad. A esta partida le siguen los productos sanitarios, con un coste medio de 2418 € (2124 € para
ambulantes y 2.713 € para no ambulantes) y las adaptaciones del hogar, con un coste medio de 1425 € por
paciente (1700 € para ambulantesy 1150 € para no ambulantes), necesarias para facilitar la autonomia y la
seguridad en la vivienda. Los dispositivos sanitarios constituyen otra partida relevante, con un gasto medio
total de 742 € por paciente (124 € ambulantes y 1.360 € no ambulantes), reflejando la necesidad de elementos
como sillas de ruedas, bipedestadores o productos sanitarios de apoyo al dia a dia. Por otro lado, las visitas
médicas privadas pagadas directamente del bolsillo de las familias ascienden a un promedio de 708 € por
paciente (266 € ambulantes y 1150 € no ambulantes), reflejando la diferencia en la intensidad de seguimiento
segun el estado funcional. Otros gastos relevantes incluyen el transporte no sanitario (774 € por paciente; 591
€ ambulantes, 956 € no ambulantes) y los cuidados formales (491 € por paciente; 0 € ambulantes, 982 € no
ambulantes) (Tabla34).

Tabla 34. Gastos monetarios anuales de las familias con pacientes con DMD en Espana, por EF, €

TIPO DE GASTO AMBULANTE NO AMBULANTE
Visitas médicas 708 € 266 € 1150 €
Pruebas médicas 12€ 8€ 15€
Dispositivos sanitarios 742 € 124 € 1360 €
Productos sanitarios 2418€ 2124 € 2713 €
Transporte sanitario 24 € - € 47 €
Terapias de apoyo 4207 € 3859 € 4555 €
Adaptaciones del hogar 1425 € 1700 € 1150 €
Transporte no sanitario 774 € 591€ 956 €

Cuidados formales 491 € - 982 €

€
GASTOS MONETARIOS DE LA FAMILIA TOTAL 10.800 € 8.672 € m

En términos agregados, los gastos familiares en Espafa alcanzarian los 6.478.720 €, con 2.601.115 € asociados a
pacientes ambulantesy 3.877.604 € a pacientes no ambulantes. Este desglose evidencia la significativa carga
econdmica directa que recae sobre las familias y subraya la importancia de considerar estos costes al evaluar
el impacto social total de la DMD y el valor de las intervenciones que puedan aliviar esta carga (Tabla 35).
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Tabla 35. Gasto monetario total anual de las familias con pacientes con DMD en Espana por EF, €

TIPO DE GASTO AMBULANTE NO AMBULANTE
Visitas médicas 424510 € 79.664 € 344.846 €
Pruebas médicas 6941€ 2388 € 4553 €
Dispositivos sanitarios 445117 € 37236 € 407.881€
Productos sanitarios 1.450.733 € 637146 € 813.587 €
Transporte sanitario 14146 € - € 14146 €
Terapias de apoyo 2523493 € 1157.341 € 1.366.152 €
Adaptaciones del hogar 855.096 € 510.033 € 345063 €
Transporte no sanitario 464192 € 177308 € 286.884 €
Cuidados formales 294493 € 294493 €

GASTOS MONETARIOS DE LA FAMILIA TOTAL 6.478.720 € m 3.877.604 €

3.3.5. Impacto social y en calidad de vida de la DMD

Los resultados de calidad de vida presentados a continuacion se enmarcan en un contexto ya descrito a lo
largo del informe, en el que la enfermedad genera un impacto sustancial tanto en los pacientes como en sus
cuidadores. El andlisis del cuestionario EQ-5D-5L aporta ademas una medida cuantitativa que complementa
la informacién expuesta previamente, reflejando el deterioro asociado a la progresiéon de la enfermedad y su
impacto en la calidad de vida.

La Figura 4 muestra una clara diferencia en la calidad de vida entre los pacientes ambulantes y los no ambu-
lantes. En el grupo ambulante, la media de utilidad EQ-5D-5L proxy 1fue de 0,626 (en un indice donde 1seria
una salud perfecta), lo que indica un nivel de calidad de vida reducido, pero todavia dentro del rango positivo.
En cambio, entre los pacientes no ambulantes la media se situd en -0,13, lo que implica que, segun la valora-
cion de los cuidadores, el estado de salud de los pacientes a los que cuidan seria peor que la muerte.

Figura 4. indice EQ-5 : paciente ambulante vs no ambula
08
0,626
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-02

-0,13
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La Figura 5 muestra la salud de los pacientes segun la valoracion de sus cuidadores mediante la escala visual
analdgica (EVA). Los pacientes ambulantes presentan una puntuacion media de 74,88, reflejando un nivel
de salud percibido como favorable, mientras que los pacientes no ambulantes alcanzan una media de 50,05,
evidenciando un mayor deterioro percibido. La diferencia entre ambos grupos ilustra como la pérdida de Ia
capacidad de deambulacion se asocia con una disminucion significativa de la salud percibida, si bien con este
indicador se encuentran menores diferencias entre subgrupos que con el indice EQ-5D-5L.
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Figura 5. Escala visual analégica de salud (0-100): paciente ambulante vs. no ambulante

80 74,88
60 50,05
40
20
0
Ambulante No ambulante

En todo caso, la calidad de vida de los pacientes con DMD serfa muy inferior a la de la poblaciéon general espa-
Aola, aproximada con una escala EVA superior a 80 puntos en la poblaciéon entre 18 y 44 afnos segun recoge la
Encuesta Nacional de Salud de Espafia (ENSE) de 201277, 0 a una utilidad superior a 94 sobre 100 en el indice
EQ-5D-5L.

Por su parte, en cuanto a la sobrecarga de los cuidadores, evaluada mediante el test de Zarit, la mayoria de
los cuidadores principales de pacientes con DMD (un 83%) reporta una carga que se sitUa en el rango de “no
sobrecarga’, mientras que el 11% presenta sobrecarga moderada y el 6% alcanza niveles de sobrecarga inten-
sa. Aunque el test no establece puntos de corte oficiales, los valores obtenidos reflejan que una proporciéon
relevante de cuidadores experimenta cierto grado de tension asociada al cuidado, mientras que la mayoria
percibe la carga como manejable dentro de los limites de la escala (Figura 6).

Figura 6. Resultados test Zarit del cuidador: paciente ambulante vs no ambulante

M No sobrecarga
[l Sobrecarga moderada

Sobrecarga intensa
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IMPACTO SOCIAL DE LA DMD
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0

—~

La DMD genera una carga que trasciende ampliamente los aspectos clinicos y econémicos. El
impacto en la vida cotidiana de los pacientes y de sus familias es profundo, con repercusiones
que abarcan la organizacién del hogar, la educacion, las oportunidades laborales y la dindmi-
ca social y emocional. Comprender esta dimension resulta esencial para captar la verdadera
magnitud de la enfermedad y orientar politicas y apoyos que respondan a las necesidades
reales de quienes conviven con ella.

Los resultados del cuestionario dirigido a cuidadores reflejan claramente esta realidad.
Un 17% de las familias conviven con mdas de un miembro afectado, lo que multiplica la
complejidad de los cuidados y la presion sobre los recursos familiares. Las adaptaciones
materiales también son frecuentes: el 42% de los hogares ha tenido que adquirir un ve-
hiculo especifico para el traslado del paciente y un 20% ha debido cambiar de vivienda,

decisiones que suponen un fuerte impacto econémico y emocional al alterar la estabilidad
del nucleo familiar.

En el ambito educativo, las consecuencias también son notables. Los pacientes pierden una
media de 23 dias de clase por trimestre, lo que condiciona seriamente su rendimiento y su
desarrollo académico. Mas de la mitad de los nifios (54,4%) necesita apoyo escolar, y un 51%
llega a abandonar los estudios, lo que limita sus oportunidades de futuro y acentua la vulne-
rabilidad social.

Por ultimo, la elevada proporciéon de familias que cuentan con un cuidador secundario (70%)
ilustra la intensidad de las necesidades asistenciales y el grado de implicacién que requiere
el cuidado de la DMD. Estos datos subrayan que la carga de la enfermedad no puede medirse
Unicamente en términos monetarios, sino que implica transformaciones profundas en la vida
de pacientes y familias.
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os estudios de carga de la enfermedad permiten cuantificar de forma integral el impacto econémico y

social de una patologia, aportando informacién de gran relevancia para los decisores que deben priorizar
recursos en un contexto de limitaciones presupuestarias. En el caso de la DMD, una enfermedad rara, progre-
siva y altamente discapacitante, este tipo de analisis es especialmente valioso debido a la escasez de datos
epidemiolégicos y de utilizacion de recursos en fuentes oficiales. El presente estudio constituye una contribu-
cién relevante al conocimiento de la carga de la DMD en Espafia, al incorporar datos actuales no solo sobre los
costes directos sanitarios, sino también los costes directos no sanitarios y los indirectos, con un elevado nivel de
desagregacioén y bajo diferentes perspectivas. Asimismo, calculamos los gastos monetarios que deben afrontar
directamente las familias, poniendo de relieve el importante impacto econémico que asumen en el dia a dia.

Nuestros resultados muestran un coste promedio anual por paciente de aproximadamente 90.800 €, siendo
de 73.000€ en pacientes ambulantesy mas de 108.000 € en no ambulantes. La principal contribucion provie-
ne de los costes directos no sanitarios, especialmente los cuidados informales, que representan cerca del 85%
de la carga total. Este patrén se alinea con estudios previos, aungue con diferencias cuantitativas relevantes.

En comparacion con Lépez-Bastida et al”® nuestros costes directos sanitarios resultan inferiores a los 13.828 €
reportados alli. Esta diferencia se explica por la exclusion de productos sanitarios financiados por el SNS y del
transporte sanitario, asi como por la asuncidn conservadora de que las visitas privadas cuestan lo mismo que las
del SNS. Asi mismo, en nuestro estudio el coste del tratamiento farmacolégico alcanza los 185 € por paciente,
mientras que para Lopez-Bastida et al. este coste es de 12€. Una posible explicacion de estas diferencias es que, en
nuestro estudio, se han considerado tanto los costes farmacoldgicos del tratamiento especifico de la DMD como
los asociados al manejo de las comorbilidades, mientras que Lopez-Bastida et al. solo contemplaron el coste del
tratamiento especifico. Dentro de los costes directos no sanitarios, ambos estudios coinciden en que los cuidados
informales constituyen la mayor parte de la carga, reflejando cifras similares (x79.243 € frente a 77568 €). Por otra
parte, los costes indirectos son mas altos en nuestro analisis que los 1.031 € reportados por Lopez-Bastida, proba-
blemente debido a diferencias metodoldgicas en la estimacion de este componente del coste.

El estudio multicéntrico europeo de Cavazza et al.”® evidencid que los costes directos no sanitarios de los
pacientes con DMD representaban entre el 64% y el 89% del coste total de la DMD, con 25154 € en Espana
(73% del total). Aunque esta cifra es inferior a la de nuestro estudio, refleja diferencias metodoldgicas, como
la inclusién de adaptaciones del hogar, terapias de apoyo y un mayor detalle en la encuesta a cuidadores. No
obstante, ambos trabajos coinciden en sefalar que los costes sociales, y en particular los cuidados informales,
son el componente principal de la carga de la enfermedad.

Un patron comun se observa en todos los estudios: los cuidados informales constituyen la principal fuente de
coste, y el impacto sobre los cuidadores es determinante. Asimismo, la progresién clinica, en concreto, la transi-
cién a no ambulante se asocia con un aumento considerable de la carga econémica y social, destacando la re-
levancia de intervenciones que retrasen la pérdida de deambulacion o prevengan complicaciones secundarias.

Nuestro estudio no esta exento de limitaciones. En primer lugar, los datos de utilizacién de recursos no proce-
den de registros observacionales, sino que fueron estimados a partir de asunciones y consensos alcanzados por
un panel de expertos. Este enfoque era necesario ante la ausencia de informacién sistematica disponible en Es-
pana, pero introduce cierta incertidumbre en las estimaciones. Por otro lado, se omitieron algunas partidas de
gasto que podrian ser relevantes en el computo global, como el gasto farmacoldgico asumido por las familias,
o los productos sanitarios y terapias de apoyo financiadas desde el ambito publico. En tercer lugar, aungue el
tamafo muestral de la encuesta a cuidadores (84 respuestas) es razonable, dada la baja prevalencia de la enfer-
medad, los promedios podrian no reflejar con precision la heterogeneidad de los distintos pacientes. Por Ultimo,
dado gue no existe un registro nacional de pacientes, se recurrio a estimaciones indirectas basadas en estudios
realizados en otros paises, lo que puede introducir desviaciones en el calculo de la carga total atribuida a la en-
fermedad en nuestro contexto. Estas limitaciones sugieren que los resultados deben interpretarse con cautela,
aunque no comprometen la validez de los hallazgos principales ni la relevancia de las conclusiones.
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[ 5 ] CONCLUSIONES

a DMD es una enfermedad rara, crénica y progresiva que provoca un deterioro funcional significativo en

los pacientes, afectando su autonomia, capacidad de movilidad y calidad de vida. En Espafa, se estima
que hay alrededor de 600 pacientes con DMD, repartidos equitativamente entre pacientes ambulantes y no
ambulantes, segun la informacién recabada en la literatura y validada por expertos. A pesar de su baja preva-
lencia, la DMD genera una carga econdmica y social considerable, estimada en este estudio en 54,4 millones
de euros en 2024. El coste anual promedio por paciente asciende a 90.751 €, siendo mayor en los pacientes
no ambulantes (108.501 €) que en los que todavia conservan la capacidad de caminar (73.002 €). Los costes
directos no sanitarios representan la mayor parte de la carga (un 85% del total), destacando de manera pre-
dominante los cuidados informales.

Estos resultados reflejan que el aumento de la afectacion funcional incrementa de forma notable la carga
econdmica y social, subrayando la necesidad de optimizar el manejo clinico y los recursos de apoyo, especial-
mente para los pacientes no ambulantes. En el futuro, serfa recomendable desarrollar estudios mas detalla-
dos que permitan evaluar integralmente los costes y beneficios de las intervenciones terapéuticas y de apoyo,
asi como comparar la carga de la DMD con otras enfermedades raras.
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