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Resumen

Objetivos: Evaluar el efecto de givinostat sobre la función pulmonar en pacientes con distrofia
muscular de Duchenne (DMD) que experimentaron pérdida de la deambulación (LoA) durante el
seguimiento.

Material y métodos: Se realizó una comparación indirecta entre los datos del estudio fase 3 de
givinostat, EPIDYS (NCT02851797) y su extensión abierta (NCT03373968) con los datos de historia
natural del estudio PRO-DMD-01 (NCT01753804), teniendo en cuenta las características clínicas de
los pacientes mediante emparejamiento ajustado. Las medias del porcentaje de capacidad vital
forzada (FVC, %) pre y pos-LoA se estimaron utilizando modelos mixtos longitudinales para medidas
repetidas, ajustándose a los datos disponibles durante ambos periodos.

Resultados: Se incluyeron 56 pacientes tratados con givinostat más corticoides y 51 del estudio
PRO-DMD-01 tratados solo con corticoides. Entre los tratados con givinostat, el FVC medio (error
estándar, EE) fue de 91,3% (2,2%) dos años antes de la LoA, 83% (2,3%) en el momento de la LoA y
a 74,4% (2,4%) dos años después. El descenso medio anual de FVC fue de 3,6% (1,2%) antes y 3,9%
(1,3%) después de la LoA. En comparación, los pacientes del estudio PRO-DMD-01 presentaron una
disminución media anual de 5,6% (2,1%) antes de la LoA y de 10,1% (2,2%) después.

Conclusión: Las trayectorias de FVC mostraron disminución más lenta en pacientes tratados con
givinostat, en comparación con aquellos tratados solo con corticoides, sin diferencias antes y
después de la LoA en el grupo de givinostat. Estos hallazgos sugieren una estabilización de la
función pulmonar con el tratamiento con givinostat.


