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Resumen

Objetivos: Este estudio tiene como objetivo desarrollar y validar una nueva herramienta clínica
multidimensional para evaluar el estado funcional de pacientes adolescentes y adultos con atrofia
muscular espinal (AME).

Material y métodos: Este estudio prospectivo y no intervencional se lleva a cabo en cinco centros
en España e incluye a pacientes de 16 años o más con diagnóstico confirmado de AME 5q. Un panel
de neurólogos, médicos rehabilitadores y representantes de pacientes diseñó la herramienta clínica,
que incluía la evaluación de 53 ítems a través de un cuestionario y la medición de variables clínicas
(IMC, CVF y fuerza de pinza). Los centros administran la herramienta al inicio, a los 12 meses y a los
24 meses, junto a otras escalas convencionales. Se realizó un análisis Rasch interino después de la
visita inicial para evaluar sus propiedades psicométricas como ajuste del modelo, dependencia,
fiabilidad y validez de constructo.

Resultados: Se han seleccionado 41 ítems finales a partir de los cuales se ha definido una
puntuación global con diferentes ponderaciones para cada ítem y una puntuación global sin
ponderaciones para cada dimensión de la herramienta (bulbar, respiratoria, axial, miembros
superiores, miembros inferiores y fatigabilidad). El alfa de Cronbach, utilizado para evaluar la
fiabilidad de la herramienta, fue de 0,939. Todas las puntuaciones y dimensiones mostraron una
correlación fuerte con otras escalas.

Conclusión: El desarrollo y validación preliminar de esta herramienta ha demostrado excelente
fiabilidad y validez de constructo.


