
Mientras algunos síntomas se estabilizan o mejoran tras 
el TPH, otros continúan presentes6 

Hipoacusia a 
largo plazo8

Desarrollo de opacidad 
corneal con el tiempo8

Las complicaciones de 
las vías respiratorias 
pueden mejorar, pero 
algunos síntomas 
persisten14,15 

Los síntomas cardíacos 
suelen empeorar8,15 

que produce una 
acumulación de 
glucosaminoglucanos 
(GAG) y da lugar a 
disfunción multiorgánica1–4

pero puede que los valores 
de GAG no vuelvan a la 
normalidad (2,4 años 
después del TPH)7

La MPS I se caracteriza 
por un déficit de 

actividad de la enzima 
α‐L‐iduronidasa (IDUA)

El tratamiento recomendado en 
pacientes con pronóstico grave, 
diagnosticados antes de los 2 años de 
edad y sin alteraciones de la función 
cognitiva* es el TPH2

(*) Cociente de desarrollo ≥70

Los pacientes con MPS I 
abarcan un amplio 

espectro de síntomas, que 
van desde las formas 

atenuadas a las graves5

Después del TPH, los 
valores enzimáticos de 
IDUA se normalizan 
(en un plazo de 3 meses),6 

RESULTADOS TRAS EL TRASPLANTE DE PROGENITORES HEMATOPOYÉTICOS (TPH) 
EN LOS PACIENTES CON AFECTACIÓN GRAVE MPS I 

GAG

Persisten los síntomas 
del SNC y periférico8,12,13

La calidad de vida 
disminuye11

Infecciones10

La baja estatura 
es frecuente8,9

Las complicaciones óseas 
persisten y empeoran8,10,16,17



SNC: sistema nervioso central; QoL: calidad de vida.
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Después del TPH, es necesario seguir de cerca al paciente para detectar precozmente y tratar de forma oportuna las posibles manifestaciones de la enfermedad

LOS RESULTADOS TRAS EL TPH EN PACIENTES CON MPS I SEVERA INCLUYEN:

Hipoacusia
• 9,2 años después del TPH,  el 62,8% 

de los pacientes seguía presentando 
hipoacusia8

Complicaciones respiratorias
• El TPH no confiere protección frente a la 

apnea obstructiva del sueño.14 Tras una 
mediana de 12 años desde el TPH, el 67% 
de los pacientes necesitó ventilación no 
invasiva para la hipoxia nocturna15

Opacidad corneal
• El 9,8% de los pacientes sufrió un 

empeoramiento de las opacidades corneales 
y precisaron trasplante de córnea, Con una 
mediana de seguimiento de 11,1 años desde 
el TPH8

Baja estatura
• La estatura se ve afectada de forma 

significativa después del TPH. Antes del 
TPH, el porcentaje de baja estatura era 
del 9%; 6,9 años después del TPH, había 
aumentado hasta el 71%8,9

Síntomas cardíacos
• En una parte importante de los pacientes se 

observa un empeoramiento de la insuficiencia 
valvular aórtica (28,5%) y mitral (36,8%) 
9,2 años después del TPH8

• Tras una mediana de 12 años desde el TPH, 
el 60% de los pacientes presentaba 
insuficiencia valvular mitral o aórtica 
leve/moderada, y el 6% se había sometido 
a valvuloplastia15

Calidad de vida
• Disminución, percibida por los padres, de la QoL física 

después del TPH11

• Una mayor edad en el momento del TPH se asocia a una 
peor QoL física (p = 0,002)11

Síntomas del SNC y periférico
• Tras el TPH, se observan casos de función cognitiva reducida 

pero estable,12 y casos de deterioro de la función cognitiva 
(en aproximadamente el 30% de los pacientes a partir de los 
3 años posteriores al TPH)8

• 14 años después del TPH, el 16% de los pacientes presentaba 
compresión medular cervical13

Complicaciones óseas
• Entre 3 y 9 años después del TPH, persisten muchos 

síntomas musculoesqueléticos16,17

• 3 años después del TPH, se observa un cierto 
empeoramiento de las complicaciones traumatológicas 
(síndrome del túnel carpiano, cifosis, compresión medular 
y displasia de cadera)8

• 5 años después del TPH, se observan deformidades 
de la columna vertebral y son frecuentes las 
intervenciones quirúrgicas para la liberación del túnel 
carpiano y manos en garra10

Infecciones
• El número de fallecimientos relacionados con 

infecciones es mayor a partir de los 10 años 
post-trasplante, en comparación con los 
controles sanos de la misma edad; solo se 
produjeron muertes relacionadas con 
infecciones víricas o fúngicas en el primer año 
después del TPH, mientras que las 
relacionadas con infecciones bacterianas se 
produjeron después10
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