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Estimado editor:

Con respecto al “Consenso colombiano de expertos sobre recomendaciones basadas en
evidencias para el diagnostico, el tratamiento y el seguimiento de la enfermedad de Fabry con
compromiso renal” publicado en el volumen 9, numero 1 de 2022 de la Revista Colombiana
de Nefrologia [1]: el trabajo es una excelente revision de los aspectos mas importantes de la
nefropatia por enfermedad de Fabry, logrando ser, a mi entender, una guia practica adecuada

para su manejo.

El consenso aborda una tematica de alta controversia entre expertos en enfermedad de
Fabry, asimismo, emite recomendaciones terapéuticas aun cuando, hasta la fecha, no existe
un metaanalisis que compare de manera directa la terapia de reemplazo enzimatico versus

chaperonas farmacologicas.
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En la seccién: “;cudl es la indicacién de chaperonas?” se menciona que migalastat es una
terapia aprobada por EMEA, sin aludir a que también se encontraba aprobada por FDA y la

autoridad sanitaria de Colombia al momento de la revision.

Se analizan los resultados del estudio de Germain et al., y los estudios de extension de 6-12
meses y 12-24 meses en los que se reporta la continuacion de los beneficios a nivel cardiaco y

renal de migalastat, demostrados en las fases anteriores [2].

Posteriormente, se evaluaron los resultados del estudio unicéntrico de Alemania, donde
se reporto la estabilizacion del FG en los pacientes tratados con migalastat. En ese estudio
se analizan la mejoria de a-gal-A y Lyso-Gb3, no siendo estos, biomarcadores que se
correlacionen con la funcién renal en pacientes con mutaciones “susceptibles” tratados con

migalastat [3].

Se analizaron los datos de ATTRACT, mostrando los resultados a 18 meses [4], pero en
esa fecha no se encontraban publicados los estudios a 30 meses [5], que demostraron la

continuacion de los efectos beneficiosos de migalastat sobre la funcion cardiaca y renal.

Por ultimo, durante la realizacion del trabajo, no se encontraban publicados los resultados
del estudio FAMOUS II, que luego de superar los sesgos de las terapias concomitantes,
muestran la estabilizacién del FG a 24 meses de seguimiento [6]. No menos importante, si
bien se encuentra citado el trabajo de Riccio et al., en pacientes varones en el apartado de
aprobacion de migalastat, seria interesante considerar sus resultados en pacientes varones,
incluso con el fenotipo clasico de la EF, donde se muestran los efectos beneficiosos de

migalastat sobre la masa ventricular izquierda, funcién renal y Lyso-Gb3 [7].

Debido a lo antedicho, como revisor externo del consenso y ante la evidencia actualmente
disponible, entiendo que las recomendaciones emitidas por el consenso, deberian modificar-
se hacia una “recomendacion fuerte a favor”, por la acumulacién de datos sobre eficacia de

migalastat desde la realizacion del trabajo hasta la fecha.
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