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RESUMEN

Objetivo: Evaluarlas propiedades psicométricas
del Cuestionario pedidtrico de calidad de vida
(PedsQL™ 3.0) Médulo Neuromuscular, version
en espafiol para Argentina, en nifios entre 2 y
18 afios con enfermedades neuromusculares.
Poblacion y métodos: Estudio observacional,
analitico, prospectivo, de validacién, realizado
en el Hospital Garrahan entre el 19 de marzo de
2019y el 9 de marzo de 2020. A los 10-15 dfas se
realiz6 el retest del cuestionario para validar en
los pacientes que reportaron estabilidad.
Resultados: Participaron 185 nifios y sus
padres. Sobre la factibilidad de la herramienta,
los participantes comprendieron fdcilmente su
contenido. La confiabilidad resulté aceptable, con
una consistenciainternade 0,82 ennifosy 0,87 en
padres y un coeficiente de correlacién intraclase
en el retest de 0,70 en nifios y 0,82 en familiares.
Sobre la validez del constructo se confirmaron
8 de 11 hipétesis establecidas (72,7 %).
Conclusion: El cuestionario fue validado en sus
propiedades psicométricas.

Palabras clave: calidad de vida, enfermedades
neuromusculares, pediatria, estudio de validacion.
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SIGLAS Y ABREVIATURAS

AME: atrofia muscular espinal.

CCI: coeficiente de correlacion
intraclase.

CI: consentimiento informado.
CVRS: calidad de vida relacionada
con la salud.

DE: desviacion estdndar.

DMD: distrofia muscular de
Duchenne.

EEM.: error estdandar de medicion.
ENM: enfermedades neuromusculares.
EVA: escala visual andloga.

GROC: global rating of change.

1C95 %: intervalo de confianza del 95 %.
MCD: minimo cambio detectable.
PedsQL™ 4.0: Pediatric Quality of Life
Inventory™ version 4.0.

PedsQL™ NM 3.0: PedsQL™ Médulo
Neuromuscular versién 3.0.

PGCPf: percepcion global de la
condicién del paciente segtin el
familiar.

PGCPk: percepcién global de la
condicién del paciente segtin el
kinesidlogo.

RIC: rango intercuartilico.

TO: tiempo inicial de toma del
cuestionario.

T1: segundo tiempo de toma del
cuestionario o retest.

INTRODUCCION

Las enfermedades
neuromusculares (ENM) son un grupo
heterogéneo de patologias del nervio
periférico y musculo. Se caracterizan
por presentar debilidad muscular
variable; la mayoria tiene origen
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genético; su evolucién es crénica y progresiva
y producen mayor o menor discapacidad.!
El concepto de calidad de vida relacionada
con la salud (CVRS) se refiere al impacto que
una enfermedad tiene sobre la apreciacién del
paciente de su propio bienestar, considerando la
percepcién individual de sus limitaciones fisicas
y psicosociales.?

Desde una perspectiva integral, la evaluacion
de nifios con condiciones crénicas incluye el
uso de instrumentos genéricos y especificos
que valoren la CVRS. Una de las herramientas
disponibles es el cuestionario genérico Pediatric
Quality of Life Inventory versién 4.0 (PedsQL™ 4.0),
validado para la poblacién pedidtrica argentina.?
Existe ademas el instrumento PedsQL™ Médulo
neuromuscular versiéon 3.0 (PedsQL™ NM 3.0),
para evaluar especificamente a nifios con esas
patologias. En diversos trabajos este cuestionario
demostré ser confiable para medir CVRS en
pacientes neuromusculares entre 2 y 18 afios.*™!

En el Hospital Garrahan se atienden mds de
400 nifios de todo el pafs con ENM genéticamente
determinadas, en el marco del programa
multidisciplinario que funciona desde 2006.

Ultimamente, se reconoce la importancia de
incluir la CVRS como variable de resultado en los
estudios de investigaciéon o seguimiento clinico
evolutivo de nifios con ENM.

Dada la importancia de contar con una
herramienta especifica validada para medir la
CVRS en nuestro pafs, el objetivo de este trabajo
es evaluar las propiedades psicométricas del
cuestionario PedsQL ™ NM 3.0, version en
espafiol para Argentina, en nifios entre 2 y 18
afios con ENM.

MATERIALES Y METODOS

Estudio observacional, analitico, prospectivo,
de evaluacién de propiedades psicométricas
del cuestionario PedsQL™ NM 3.0 versién en
espafiol para Argentina, traducido y adaptado
culturalmente para la poblacién argentina por
MAPI Research Trust, quienes autorizaron su uso.

Este trabajo fue aprobado por el Comité
Revisor y de Etica en Investigacién del Hospital
Garrahan el 19 de marzo del 2019 (N." 1147). Se
reporta siguiendo los lineamientos de las guias
COSMIN (Consensus-based Standards for the
selection of health Measurements Instruments).>13
Cuenta con los recaudos establecidos por las
normas éticas y legales que protegen los datos
personales (Ley 25326).

Se incluyeron nifios argentinos con ENM

entre 2 y 18 afios, y sus padres, con una consulta
previa con el kinesiélogo y que firmaron el
consentimiento o asentimiento informado (CI)
segln corresponda.

Se excluyeron pacientes con otras
enfermedades crénicas; pacientes que estuvieran
cursando algin evento agudo; pacientes en
fase terminal de su enfermedad y quienes no
comprendieron las preguntas del cuestionario de
su edad o inferior.

Se eliminaron aquellos que no completaron
mads del 50 % del cuestionario.'*"

El PedsQL™ NM 3.0 consiste en encuestas
autoadministradas para preadolescentes (8-
12 afos) y adolescentes (13-18 afios) que evaldan
tres dimensiones. El primer dominio, “Acerca
de mi enfermedad neuromuscular”, incluye
17 preguntas sobre problemas que la patologfa
genera al nifio y/o a la familia. Las 3 preguntas
de la dimensién “La comunicacién” cuestionan
dificultades relacionadas con dicho aspecto. Las
5 preguntas del drea “Acerca de nuestra familia”
se centran en los problemas que genera la ENM
en el funcionamiento familiar. La versién para
nifos de 5-7 afos es administrada por un adulto
e incluye solo el primer dominio. El apartado
para padres posee las 3 dimensiones. En el grupo
de 2-4 afios, la encuesta solo la completan los
padres.

En cada item, nifios y padres responden en
qué medida esa situacion fue un problema en
el dltimo mes, segin una escala tipo Likert de
5 puntos, donde 0 corresponde a “nunca” y
4, a “casi siempre”. La puntuacioén se invierte y
se transforma en una escala de 0 a 100, donde
0=100, 1=75, 2=50, 3=25 y 4=0. La versioén para
nifios 5-7 afios tiene 3 opciones de respuestas
representadas con emoticones (nunca, a veces,
siempre). El cdlculo por dimensiones y la
puntuacion total se efecttia dividiendo la suma
de las puntuaciones de los items por el ntimero
total de ftems respondidos. Puntuaciones mads
altas indican menores problemas.

Al inicio se recolectaron datos demogréficos,
de la patologia y el nivel de estudios del cuidador
que respondi6 el cuestionario.

La validez de constructo se refiere al grado en
el que los puntajes del instrumento se relacionan
con otras mediciones. Se establecieron 11 hipétesis
con diferentes niveles de correlacién entre los
puntajes del PedsQL™ NM 3.0 y su dominio
“Acerca de mi enfermedad neuromuscular” y las
siguientes herramientas:

PedsQL™ 4.0: Cuestionario genérico que se
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divide por edad y se administra y puntda similar
al PedsQL™ NM 3.0.3

Percepcidén global de la condicion del
paciente segun el familiar (PGCPf): Consiste
en la valoracién del cuidador del estado del nifio
durante el tltimo mes, segin una escala visual
andloga (EVA) de 0-10, donde 0 es “muy mala” y
10, “muy buena”.?

Percepcién global de la condicién
del paciente (PGCPk): Versién modificada
de la herramienta utilizada por Roizen M.?
Considerando la evaluacién clinica y funcional,
dos kinesi6logos determinaron cudnto afect6 la
ENM al paciente desde la dltima consulta segtin
escala EVA, donde 0 indica “no afecté nada” y 10,
“afect6 mucho”.

Escala Vignos: Evaluacién funcional de
miembros inferiores con 10 ftems, con un puntaje
de 1 para los pacientes que caminan y suben
escaleras sin asistencia, y de 10 para aquellos en
cama permanentemente."'®

Escala de Brooke: Clasificacion funcional de
los movimientos de las extremidades superiores
en 6 niveles, donde 1 corresponde a la abduccién
simultdnea de hombros y 6, sin uso funcional de
manos.'®

Se realizé una prueba piloto en 30 sujetos
para entrenamiento de los operadores en la
administracién de las herramientas y valorar
el nivel de concordancia en PGCPk entre
los kinesi6logos mediante el coeficiente de
correlacién intraclase (CCI) y sus respectivos
intervalos de confianza al 95 % (IC 95 %). Este
resulté aceptable, de 0,82 (0,66 a 0,91).7718

El estudio se realiz6 en dos tiempos. Durante
la consulta presencial o tiempo cero (T0), una
vez firmado el CI y registradas las variables
demograficas, se administré el PedsQL™ NM
3.0 paralelamente a nifios y padres. Luego se
aplicaron las demds herramientas.

El tiempo uno (T1) o retest consistié en
administrar el PedsQL™ NM 3.0 a los 10-15 dias
del TO solo a los pacientes estables, valorado
con el Global Rating of Change (GROC), segtn
una escala ordinal con 3 categorias.'”?! Se le
pregunto6 al familiar: “;Cémo se encuentra su
hijo desde la ultima evaluacién: mejor, igual o
peor?”. Se consideraron estables los sujetos que
respondieron “Igual”. El T1 se realiz6 mediante
mensajeria telefénica, para disminuir el ndmero
de visitas al hospital .2

Sobre la factibilidad de la herramienta, la
validez de contenido se evalué en los primeros
32 sujetos incluidos y sus cuidadores, mediante

preguntas sobre el contenido y la redaccién
del cuestionario, la necesidad de ayuda y el
tiempo que tardaron en completarlo. Se estableci6
que debian responder al menos el 80 % para
que la herramienta se considerara vélida y
representativa de la poblacién objetivo.??
Para valorar la interpretabilidad, se consider6
efecto suelo y techo si mds del 15 % de todos los
participantes obtuvieron el minimo o méximo
valor en los items del cuestionario en T0.%

Con respecto a la confiabilidad de la
herramienta, para evaluar la consistencia interna
se utiliz6 el coeficiente alfa de Cronbach de
los puntajes del PedsQL™ NM 3.0 en TO0. Se
considerd aceptable un valor entre 0.7 y 0.95.26%
Valores de dicho coeficiente > 0.7 permiten la
comparacién de grupos, pero para uso individual
deben ser superiores a 0.9.

Para la confiabilidad test-retest, se considerd
al grupo de pacientes estables segtiin la GROC
en T1.2Se calcul6 el CCI con sus respectivos
IC 95 %.' Se utilizé un modelo de efectos
aleatorios de 2 vias (CCI 2,1). Se consideré
confiabilidad aceptable un CCI = 0,70.%

El error de medicién fue expresado
como el error estdndar de medicién (EEM)
(DE x v1 - ICC)¥ y como minimo cambio
detectable (MCD) (SEM x 1.96 x v2).2831

Las diferencias de cada medicién entre TO
y T1 frente a la media de ambas mediciones se
expresaron en graficos de Bland Altman, con sus
IC 95 %323

Para valorar la validez de constructo, se
utiliz6 el coeficiente de correlaciéon de Pearson o
Spearman, segtin correspondiera. Los coeficientes
> 0,50, 050-0,30 y < 0,30 se consideraron fuertes,
moderados y pobres, respectivamente.?® Se
consideré validez de constructo aceptable la
correspondencia de al menos el 75 % de las
hipétesis establecidas.? Esta propiedad también
fue evaluada mediante el contraste de grupos
conocidos. Para las comparaciones se utilizé
prueba t de student para muestras independientes
o prueba U de Mann-Whitney, segun
correspondiera. Considerando la experiencia
clinica de las investigadoras y lo reportado en la
literatura,** se plantearon hipétesis para evaluar
las diferencias segtn la edad, deambulacién y
necesidad de soporte ventilatorio. Las hipétesis
se reportan con su puesta a prueba en la seccién
de resultados.

Las variables continuas con distribucién
normal se reportaron como media y desviacién
estdndar (DE), o se utilizé6 mediana y rango
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intercuartilico (RIC). Las variables categdricas
se reportaron como ntimero de presentacién y
porcentaje. Para determinar la distribucién de
la muestra se utilizo6 el test de Shapiro-Wilk o
Kolmogorov-Smirnov, segtin correspondiera.
Se consider6 significativo un p-valor < 0,05.
Para el andlisis de los datos se utiliz6 el software
IBM SPSS Macintosh, version 24.0 (IBM Corp.,
Armonk, NY, USA).

RESULTADOS

Entre el 19 de marzo de 2019 y el 9 de marzo
de 2020 se reclutaron 335 participantes, de los
cuales 71 no cumplieron los criterios de inclusion
y 77 fueron excluidos. Se analizaron 187 nifios
con sus familiares. Dos nifios de 2-4 afios,
traqueotomizados y con ventilacién permanente,
que no podian comunicarse, fueron eliminados,
ya que sus padres no pudieron reportar su estado
y completar el cuestionario. Veinticuatro (13,0 %)
no participaron de la evaluacién de T1 (Figura 1).

Figura 1. Flujograma

Este grupo no fue considerado en los analisis
longitudinales, pero si para la valoracién del resto
de las propiedades psicométricas.

Enla Tabla 1 se describen las caracteristicas de
los participantes.

Para analizar la factibilidad se incluyeron
32 sujetos. Seis eran mujeres y la mediana de
edad fue de 10 afios (RIC 5-14). El tiempo medio
para completar el cuestionario fue de 4 minutos
y 21 segundos (DE: 1 minuto, 28 segundos).
En general los participantes comprendieron
facilmente su contenido. Solo 9 requirieron ayuda
y fueron respondidos por el familiar debido a la
edad del participante.

Sobre la impresién de la herramienta, 17 nifios
opinaron que preguntaba sobre cosas que les
suceden diariamente y 29 familiares consideraron
que cubria los aspectos mds importantes de la
condicién de su hijo. Veintian nifios reportaron
entender las preguntas y 30 familiares
consideraron que estaban bien redactadas.

Pacientes con patologias
neuromusculares
n =335

Pacientes que no cumplen

= criterios de inclusién
n=71

Pacientes excluidos n = 77
Causas:
n =25 pacientes con otras enfermedades
crénicas

W

Pacientes incluidos
n=187

iy

n = 43 pacientes que no comprenden
las consignas
n =9 pacientes con evento agudo en curso

Pacientes eliminados n = 2
Causas:
No completaron mds del 50 % del
2 cuestionario. Se trata de 2 nifios

L

Pacientes analizados

traqueotomizados del grupo de 2-4 afos
con dificultades para la comunicacion,
cuyos padres no pudieron reportar su
estado.

n =185
Pacientes incluidos Pacientes excluidos
en andlisis test-retest en andlisis test-retest
n=161 n=24

Causas:

n =7 cambio en GROC
n =17 no respondieron a T1
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TasLa 1. Caracteristicas de los participantes

Datos demograficos Todos T1 Completos T1 Excluidos Valor-p
n=185 n=161 n=24

Sexo masculino, n (%) 118 (63,8) 102 (63,4) 16 (66,7) 0,753
Edad, mediana (RIC), afios 10 (6-13) 10 (6-13) 8(6-12,75) 0,72
Edad en afios por categorias, n (%) 0,549

2a4 28 (15,1) 26 (16,1) 2(8,3)

5a7 38 (20,5) 31 (19,3) 7(29,2)

8al2 64 (34,6) 55 (34,2) 9 (37,5)

13a18 55 (29,7) 49 (30,4) 6 (25,0)
Localidad, n (%) 0,316

CABA 13 (7,0) 13 (8,1) 0(0)

Gran Buenos Aires 83 (44,9) 73 (45,3) 10 (41,7)

PBA e interior del pais 89 (48,2) 75 (46,6) 14 (58,3)
Escolaridad, n (%) 0,881

Ninguna 12 (6,5) 10 (6,2) 2(8,3)

Comun 164 (88,6) 143 (88,8) 21 (87,5)

Especial 3(1,6) 3(1,9) 0(0)

Domiciliaria 6 (3,2) 5(3,1) 1(4,2)
Madre como familiar acompanante del nifio, n (%) 165 (89,2) 142 (88,2) 23 (95,8) 0,479
Escolaridad del familiar acompafante, n (%) 0,6

Primaria incompleta 4(2,2) 4(2,5) 0(0)

Primaria completa 52 (28,1) 43 (26,7) 9 (37,5)

Secundaria completa 76 (41,1) 68 (42,2) 8 (33,3)

Terciario/universitario completo 53 (28,6) 46 (28,6) 7(29,2)
Caracteristicas clinicas Todos T1 Completos T1 Excluidos Valor-p

n =185 n =161 n=24

Cobertura médica, n (%) 163 (88,1) 142 (76,7) 21 (87,5) 0,701
Edad de inicio de los sintomas, mediana (RIC), meses 12 (6 - 36) 12 (6 - 36) 12 (4,5 - 45) 0,871
Edad de diagnéstico, mediana (RIC), meses 36 (18 -72) 36 (18 -72) 48 (23 -72) 0,287
Diagnéstico, n (%) 0,337

DMD/DMB 54 (29,2) 47 (29,2) 7(29,2)

AME 63 (34,1) 57 (35,4) 6 (25)

Otras distrofias musculares 26 (14,1) 21 (13) 5(20,8)

Miopatias 20 (10,8) 19 (11,8) 1(4,2)

Otros 22 (11,9) 17 (10,6) 5(20,8)
Toma medicacién para su condicién, n (%) 109 (58,9) 98 (60,8) 12 (50) 0,568
Deambula, n (%) 94 (50,8) 82 (50,9) 12 (50) 0,932
Traqueostomia, n (%) 9 (4,9) 4(2,5) 5(20,8) 0,002
Soporte ventilatorio, n (%) 0,489

Ninguno 146 (78,9) 125 (77,6) 21(87,5)

Parcial 34 (18,4) 31(19,2) 3(12,5)

Total 5(2,7) 5(3,10) 0(0)
PEDsQL genérico nifio, mediana (RIC), puntos (*) 67,4 (54,3 - 78,3) 67,4 (54,5 -78,3) 70,1 (47,8 - 78,5) 0,727
PEDsQL genérico familiar, media (DE), puntos 61,4 (50 - 72,8) 61,9 (51,6 - 72,8) 56,9 (42,9 - 67,9) 0,139
Escala Vignos, mediana (RIC), puntaje 6,5(3-9) 6,5(3-9) 753-9) 0,59
Escala Brooke, mediana (RIC), puntaje 2(1-3) 2(1-3) 2,5(2-3) 0,627
PGCP nifio 5-7 afios, mediana (RIC), puntaje (**) 2(2-2) 2(2-2) 2(2-2) 0,786
PGCP nifio >7 afios, mediana (RIC), puntaje (***) 9 (7-10) 9 (7-10) 9,5 (8-10) 0,178
PGCP kinesiélogo, mediana (RIC), puntaje 1(0-3) 1(0-3) 1(1-3) 0,749
PGCP familiar, mediana (RIC), puntaje 8(7-9) 8(7-9,25) 8(7-9) 0,484

T1:retest; CABA: Ciudad Auténoma dela Ciudad de Buenos Aires; RIC: rango intercuartilico, DMD: distrofiamuscular de Duchenne;
DMB: distrofia muscular de Becker; AME: atrofia muscular espinal; PEDsQL: Pediatric Quality of Life Inventory™; PGCP: percepcién

global de la condicién del paciente.
* Calculado con una n = 157 (nifios de 5-18 afios).

** Calculado con una n = 38 (rango de posibles valores: 0-2).
*** Calculado con una n = 119 (rango de posibles valores: 0-10).
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Sobre la consistencia interna, el coeficiente alfa
de Cronbach result6 aceptable con valores de 0,82
y 0,87 para nifios y familiares respectivamente.
En la Tabla 2 se presentan los coeficientes por
dominio para los diferentes grupos etarios en TO.

Para valorar la confiabilidad test-retest fueron
considerados 161 participantes (95,8 %), quienes
reportaron estar estables. La mediana de dias
entre TOy T1 fue de 15 (RIC 13-19). EI CCI (2,1) en
la version nifios resultd de 0,704 (IC al 95 %: 0,670
- 0,780) y en la versién familiar 0,829 (IC al 95 %:
0,773 - 0,871), valores considerados aceptables.
En la Tabla 2 se reportan los CCI (2,1) del puntaje
total y por dominio del PedsQL™NM 3.0 con los
EEM y MCD. Los gréficos de Bland Altman de
ambas versiones se presentan en la Figura 2.

Sobre la validez del constructo, en la Tabla 3
se presentan los coeficientes de correlacién
de Spearman para los contrastes entre las dos
versiones del PedsQL™ NM 3.0 y los criterios
de correlacién seleccionados. Globalmente
se probaron 8 de las 11 hipétesis establecidas
(72,7 %). En la Tabla 3 se reportan los resultados
del contraste de grupos conocidos. Se probaron
las hipétesis sobre las diferencias de CVRS en
padres de nifios deambuladores o no, y las
relacionadas con el soporte ventilatorio en ambas
versiones.

En la Tabla 4 se presentan los puntajes del
PedsQL™ NM 3.0 total y por dominio para
los diferentes grupos etarios de las versiones
nifio y familiar. Sobre la interpretabilidad, la
media del PedsQL™ NM 3.0 en los 157 nifios
que completaron la encuesta en TO fue de
73,78 puntos. El promedio de los cuestionarios
de 185 familiares en TO fue de 67,7 puntos. Dos
pacientes y dos padres presentaron efecto techo.

DISCUSION

Los resultados de la validacion de las
propiedades psicométricas del PedsQL™ NM 3.0
fueron satisfactorios para la versiéon de nifios y
padres.

Ambas versiones del cuestionario mostraron
una consistencia interna aceptable, similar a lo
informado por otros autores.*!°

Los valores del test-retest fueron aceptables
y demostraron que la herramienta es confiable
para evaluar pacientes clinicamente estables.
La versién nifios mostré menor confiabilidad,
principalmente en los dominios “La
comunicacion” y “Acerca de nuestra familia”.
Esto fue similar a otras validaciones del
cuestionario, lo que limitarfa su utilidad para
evaluar dichos aspectos particulares.**1

FIGURA 2. Grdficos de Brand-Altman, Peds QL Médulo Neuromuscular ™. A la izquierda version para familiares y a la

derecha version para nifios
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Sobre la validez del constructo, se observd
fuerte correlacién entre el PedsQL™ 4.0 y el
PedsQL™ NM 3.0 en la versién padres y nifios,
al igual que en otras validaciones.*® La versién
genérica aporta mds informacién acerca del
aspecto social, emocional y escolar de los nifios.
Posiblemente, la utilizacién de ambas escalas
permita una valoracién mds integral de la CVRS.

Las ENM son patologfas crénicamente
discapacitantes. Los nifios afectados presentan
adaptaciones y/o compensaciones que no son
percibidas igual por sus cuidadores. Similar a
otras validaciones, los puntajes obtenidos en las
encuestas de los padres fueron menores que los
de sus hijos.*>”® Considerando esto, se establecié
correlacion pobre entre la PGCPf y el cuestionario

TaBLA 2. Consistencia interna y confiabilidad test-retest

Version nifio

PEDsQL Neuromuscular™ n Alfa de n TO T1 CCI EEM MCD 95
Cronbach media (DE) media (DE) (IC 95 %)

Global 109 0,822 135 74,0 (14,7) 73,7 (14,4) 0,704 (0,67 - 0,780) 8 22,17
2-4 afios NA NA NA NA NA NA NA NA
5-7 afos 37 0,861 31 73,8 (17,6) 70,2 (17,0) 0,717 (0,494-0,852) 9,36 25,95
8-12 afios 58 0,843 55 74,6 (15,5) 74,4 (15,3) 0,745(0,599-0,843) 7,82 21,69
13-18 afios 51 0,789 49 73,5 (11,7) 75,1 (11,2) 0,716 (0,548 -0,829) 6,23 17,28

Acerca de mi enfermedad NM 149 0,801 161 75,2 (14,9) 74,4 (14,9) 0,769 (0,725-0,862) 7,16 19,85
2-4 afios NA NA NA NA NA NA NA NA
5-7 afios 37 0,861 31 73,8 (17,6) 70,2 (17,0) 0,717 (0,494 -0,852) 9,36 25,95
8-12 afios 59 0,756 55 76,6 (14,9) 75,4 (15,5) 0,674 (0,499 - 0,796) 8,51 23,58
13-18 afios 53 0,761 49 74,4 (13,2) 76,0 (12,4) 0,769 (0,625-0,862) 6,34 17,58

La comunicacién 118 0,738 161 68,9 (27,3) 71,3 (26,5) 0,547 (0,318-0,716) 1837 50,93
2-4 afios NA NA NA NA NA NA NA NA
5-7 afios NA NA NA NA NA NA NA NA
8-12 afios 63 0,701 55 68,8 (27,8) 70,5(27,1) 0,614 (0,416-0,756) 17,27 47,87
13-18 afios 55 0,784 49 68,9 (27) 72,1(26,2) 0,547 (0,318-0,716) 18,17 50,37

Acerca de las opciones

de mi familia 114 0,624 161 72,6 (20,9) 73(20,4) 0,648(0,450-0,785) 12,43 34,45
2-4 afios NA NA NA NA NA NA NA NA
5-7 afios NA NA NA NA NA NA NA NA
8-12 afios 62 0,72 55 71,8 (24,3) 73,3(22) 0,660(0,477-0,788) 14,17 39,27
13-18 afios 52 0,382 49 73,4 (16,6) 74,1 (15,7) 0,648 (0,450-0,785) 9,85 27,3

Versién familiar

Global 156 0,873 161 68,5 (16,7) 67,6 (15,8) 0,829 (0,773-0,871) 6,9 19,14
2-4 afos 21 0,736 26 69,1(17,9) 68,6 (16,2) 0,710 (0,449-0,859) 9,64 26,71
5-7 afos 34 0,915 31 68,8 (18) 67,3(17,7) 0,906 (0,816 -0,953) 5,52 15,29
8-12 afios 54 0,828 55 70,7 (14,2) 69,1(14,8) 0,837(0,737-0,902) 5,73 15,89
13-18 afios 47 0,899 49 65,4 (17,8) 65,6 (15,6) 0,832(0,721-0,902) 7,29 20,22

Acerca de la enfermedad NM 161 0,83 161 70,1 (16,6) 68,9 (16,2) 0,833 (0,778-0,875) 6,78 18,8
2-4 afios 22 0,729 26 73,5 (13,1) 72,1(15,5) 0,763 (0,540 - 0,886) 6,37 17,68
5-7 afios 34 0,891 31 69,6 (19,3) 68,1(18,3) 0,932 (0,864 -0,966) 5,03 13,95
8-12 afios 58 0,784 55 71,3 (15,5) 69,8 (15,5) 0,802 (0,683-0,879) 6,89 19,11
13-18 afios 47 0,85 49 67,2 (17,5) 66,8 (16) 0,811 (0,687 -0,889) 7,61 21,09

La comunicacién 180 0,85 161 64,7 (32,3) 61,8 (32,1) 0,686 (0,595-0,759) 18,1 50,17
2-4 afios 25 0,931 26 73,5(39,1) 52,9 (40,8) 0,692(0,425-0,849) 21,7 60,15
5-7 afios 38 0,832 31 68,3 (30,2) 71,5(27,8) 0,693 (0,455-0,839) 16,73 46,38
8-12 afios 62 0,741 55 69,5 (28,6) 64,1(27,7) 0,675(0,501-0,796) 16,3 4519
13-18 afios 55 0,897 49 57,6 (33,1) 58 (33) 0,680 (0,494 - 0,806) 18,72 51,9

Acerca de las opciones
de nuestra familia 178 0,694 161 67 (21,4) 66,7 (21,8) 0,740 (0,661 - 0,803) 10,91 30,2
2-4 afios 27 0,489 26 68,7 (18,7) 66,7 (21,8) 0,726 (0,479-0,867) 9,79 27,13
5-7 afios 36 0,791 31 66,1 (20,9) 61,5(22,5) 0,659 (0,408-0,819) 12,2 33,8
8-12 afios 62 0,604 55 69,4 (20,3) 69,9 (20,3) 0,782 (0,653-0,867) 9,48 26,27
13-18 afios 53 0,753 49 63,9 (24,1) 66,6 (23) 0,758 (0,609-0,856) 11,85 32,86

DE: desviacién estandar. EEM: error estdndar de medicion. CCI: coeficiente de correlacion intraclase. MCD 95 %: minimo cambio
detectable. PEDsQL: Pediatric Quality of Life Inventory™. NM: neuromuscular. NA: no aplica. TO: primer tiempo de aplicacién del

cuestionario. T1: retest.
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de nifios, que no se corrobord, aunque obtuvo un
valor cercano al punto de corte. La correlacién
pobre obtenida entre las escalas de Vignos y
Brooke con el dominio funcional “Acerca de mi
enfermedad neuromuscular” y las diferencias

al comparar CVRS entre nifios deambuladores o
no y sus cuidadores demuestra que los pacientes
estdn adaptados a su condicién y no la perciben
como un problema.***El compromiso respiratorio
parece impactar mds en la CVRS, ya que se

TasLA 3. Validez de constructo: hipdtesis de correlacion y puesta a prueba para la versién nifio y familiar

Version nifio

PedsQL NM n PedsQL n Escala n Escala n PGCP n PGCP n
Genérico Vignos Brooke kinesiélogo familiar
H1: H2:
Correlacion Correlacién
positiva positiva
fuerte pobre
Global 157 0,624 157 0,306 157
2-4 afios NC NC
5-7 afios 38 0,663 38 0,203 38
8-12 afios 64 0,643 64 0314 64
13-18 afios 55 0,587 55 0,377 55
H3: H4: H5:
Correlacion Correlacion Correlacion
negativa negativa negativa
pobre pobre pobre
Acerca de mi
enfermedad NM 157 -0,169 157 -0,175 157 -0,152
2-4 afios NA NA NA
5-7 afios 38 0,01 38 -0,056 38 -0,361
8-12 afios 64 -0,314 64 -0,33 64 -0,016
13-18 afios 55 -0,169 55 -0,141 55 -0,142
Version familiar
PedsQL NM n PedsQL n Escala n Escala n PGCP n PGCP n PedsQL NM
Genérico Vignos Brooke kinesiélogo familiar nifio
He: H7: H11:
Correlacion Correlacién Correlacion
positiva positiva positiva
fuerte fuerte moderada
Global 185 0,691 185 0,293 185 0,446
2-4 afios 28 0,428 28 -0,067 NA NA
5-7 afios 38 0,816 38 0,452 38 0,439
8-12 afios 64 0,732 64 0,086 64 0,439
13-18 afios 55 0,71 55 0,5 55 0,444
HS: H9: H10:
Correlacién Correlacién Correlacion
negativa negativa negativa
moderada moderada moderada
Acerca de la
enfermedad NM 185 -0475 185 -0,437 185 -0,291
2-4 afos 28 -0,368 28 -0,382 28 -0,509
5-7 afios 38 -0,381 38 -0,377 38 -0,505
8-12 afios 64 -0,624 64 -0,51 64 -0,025
13-18 afios 55 -0,449 55 -0,479 55 -0,265

PGCP: percepcién global de la condicién del paciente. PedsQL: Pediatric Quality of Life Inventory™. NM: neuromuscular.

NC: no corresponde. H: hipétesis.

Se resaltan las 8 de 11 (72,7 %) hipétesis corroboradas del PedsQL NM (en negrita).
Todas las medidas de correlacion fueron expresadas utilizando el coeficiente Rho de Spearman.
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TaBLa 3. (Continuacion)

Validez de Constructo. Contraste de grupos conocidos

H12: Puntaje total es mayor en nifios de 2-13 afios en comparacion con los del subgrupo de 14-18 aios.

PedsQL NM del nifio n Mediana (RIC)
Nifios de 2- 13 afios 114 74,5 (62,5 - 86) p=0,984
Nifios de 14-18 afios 43 75 (66 - 84)
H13: Puntaje total es mayor en padres de nifios de 2-13 afios en comparacién con los del subgrupo de 14-18 afios.
PedsQL NM del familiar n Mediana (RIC)
Padres de nifios de 2-13 afios 142 69,5 (60 - 81) p=0,155
Padres de nifios de 14-18 afios 43 67 (49-81)
H14: Puntaje total es menor en nifios no deambuladores en comparacién con los deambuladores.
PedsQL NM del nifio n Media (DE)
No deambuladores 73 72,7 (15,3) p=043
Deambuladores 84 74,7 (15,7)
H15: Puntaje total es menor en padres de nifios no deambuladores en comparacién con los deambuladores.
PedsQL NM del familiar n Mediana (RIC) p<0,001
No deambuladores 91 62 (51-71)
Deambuladores 94 77,5 (67-86)
H16: Puntaje total es menor en nifios que requieren soporte ventilatorio en comparacién con los que no presentan soporte
ventilatorio.
PedsQL NM del nifio n Mediana (RIC)
Con requerimiento de soporte ventilatorio 32 68,8 (61,8 - 80,7) p=0,03
Sin requerimiento de soporte ventilatorio 125 77 (66 - 87)

H17: Puntaje total es menor en padres de nifios que requieren soporte ventilatorio en comparacién con los que no presentan

soporte ventilatorio.

PedsQL NM del familiar n
Con requerimiento de soporte ventilatorio 39
Sin requerimiento de soporte ventilatorio 146

Mediana (RIC)
60 (51-72)
71 (60,7 - 82,2)

p =0,002

PEDsQL: Pediatric Quality of Life Inventory™. NM: neuromuscular. H: hipétesis. RIC: rango intercuartilico. DE: desviacién estdndar.

obtuvieron diferencias significativas del puntaje
del cuestionario en nifios y padres con soporte
ventilatorio.

La correlacién del cuestionario de los
familiares y la PGCPf no obtuvo los resultados
esperados, posiblemente porque el familiar
reporté como se encontraba su hijo en el tltimo
mes, considerando aspectos vinculares y
emocionales no incluidos en esta herramienta. La
PGCPk y la dimensién “Acerca de la enfermedad
neuromuscular de mi hijo” tampoco alcanzaron
la correlacion planteada. Esto podria explicarse
porque la primera compara el estado actual del
paciente respecto a la dltima consulta a los 6
meses, mientras que la segunda lo valora en el
ultimo mes. Bach observé que la apreciacion de
los cuidadores sobre la CVRS de nifios con AME I
es significativamente mayor a la percibida por sus
médicos.®

A diferencia de la versién espafiola’, las
medias de puntuaciones fueron superiores
a 60 puntos, con excepcién del dominio “La
comunicacién” de la versién familiar del grupo de

13-18 afios, que fue de 55 puntos. Como sugiere
Girabent-Farré, esto podria relacionarse con
aspectos psicosociales y comunicativos propios
de la adolescencia.’ Al explorar la CVRS segtin
la edad, no hubo diferencias en ambas versiones.

Este trabajo cuenta con limitaciones. El retest
no fue realizado presencialmente, ya que casi
la mitad de los pacientes incluidos no residian
cerca del hospital. Por esto, no podemos
asegurar que las respuestas de los nifios hayan
sido autoadministradas, particularmente en la
poblacién de 5-7 afios, que necesita de un adulto
que administre las preguntas sin interferir en sus
respuestas.

Por otro lado, la muestra de 2-4 y 5-7 afios
fue menor respecto al resto. Esto podria deberse
a que uno de los criterios de inclusién era
una evaluacién previa y muchas ENM suelen
diagnosticarse luego de la primera infancia.
Coincidentemente, la mediana de edad fue de
10 afios.

Este estudio también cuenta con fortalezas.
A partir de estos resultados, contamos con una
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herramienta védlida para medir objetivamente
CVRS en la poblacién pedidtrica argentina
con ENM. La realizacién de este estudio en un
hospital publico de referencia nacional permitié
reclutar nifios de todo el pafs, a pesar de la
baja prevalencia de estas enfermedades en la
poblacién general.

TaBLA 4. Valoracion de la interpretabilidad

En investigaciones futuras, es importante
evaluar la utilidad del cuestionario PedsQL™
NM 3.0 en el seguimiento evolutivo de nifios
con estas patologias y/o como instrumento de
medicién en nuevos proyectos cientificos que se
desarrollen en el pafs.

Version nifio

PEDsQL Neuromuscular™ n Media (DE) Valores Suelo Techo
min.-max. n (%) n (%)
Nifio
Global 157 73,78 (15,5) 14,7 - 100 00)  2(13)
2-4 afios NA NC NC NC NC
5-7 afios (¥) 38 70,6 (20,3) 14,7 - 100 0(0) 2(5,3)
8-12 afios (*) 64 75,0 (14,8) 36 -99 0(0) 0(0)
13-18 afios (*) 55 74,5 (12,1) 51-96 0(0) 0(0)
Acerca de mi enfermedad neuromuscular 157 74,7 (15,7) 14,7 - 100 0(0) 2(1,3)
2-4 afios NA NC NC NA NC
5-7 afios (*) 38 70,6 (20,3) 14,7 - 100 0(0) 2 (5,3)
8-12 afios (*) 64 76,7 (14,2) 36,8 - 98,5 0(0) 0(0)
13-18 anos 55 75,4 (13,4) 48,5-97,0 0(0) 0(0)
La comunicacién 118 69,5 (27,4) 0-100 2(1,7)  29(24,6)
2-4 afios NA NC NC NC NC
5-7 afios NA NC NC NC NC
8-12 afios 64 70,0 (27,9) 0-100 2(3,1) 16 (25,0)
13-18 anos 55 69,0 (27,2) 8,3-100 0(0) 13 (23,6)
Acerca de las opciones de mi familia 18 74,0 (20,5) 20 - 100 0 (0) 19 (16,1)
2-4 afos NC NC NC NC NC
5-7 afios NC NC NC NC NC
8-12 afios 64 73,1 (23,5) 20 - 100 0(0) 12 (18,7)
13-18 anos 55 75,1 (16,6) 40 - 100 0(0) 7 (12,7)
Version familiar
Global 185 67,7 (17,0) 5-100 0(0) 2(1,1)
2-4 afios 28 68,1 (17,7) 5-88,1 0(0) 0(0)
5-7 afios (*) 38 65,9 (18,9) 25-100 0(0) 1(2,6)
8-12 afios (*) 64 71,0 (13,5) 35-96 0(0) 0(0)
13-18 afios (*) 55 64,9 (18,6) 20 - 100 0(0) 1(1,8)
Acerca de la enfermedad neuromuscular 185 69,4 (16,8) 176 - 100 0(0) 2(1,1)
2-4 afios (¥) 28 72,0 (13,8) 48,5-92,6 0(0) 0 (0)
5-7 afios (*) 38 67,1 (20,0) 17,6 - 100 0(0) 1(2,6)
8-12 afios (*) 64 71,3 (14,8) 30,9-97 0(0) 0(0)
13-18 anos 55 67,5 (18,0) 22-100 0(0) 1(1,8)
La comunicacién 185 64,0 (32,4) 0-100 16 (8,6) 42(22,7)
2-4 anos 28 63,6 (38,3) 0-100 5(17,8) 8 (28,6)
5-7 afios 38 65,1 (31) 0-100 3(7,9) 7(18,4)
8-12 afios 64 70,6 (27,4) 8,3 -100 0(0) 17 (26,6)
13-18 anos 55 55,7 (34,6) 0-100 8(14,5) 10(18,2)
Acerca de las opciones de nuestra familia 185 65,7 (22,2) 10 - 100 0(0) 15 (8,1)
2-4 afios (*) 28 67,8 (18,4) 35-100 00)  2(71)
5-7 afios (*) 38 62,1 (23,5) 15-100 0(0) 2 (5,3)
8-12 afios (*) 64 70,4 (19,5) 15-100 0(0) 6(9,4)
13-18 afios (*) 55 61,5 (25,2) 10-100 0(0) 5(9,1)

RIC: rango intercuartilico; DMD: distrofia muscular de Duchenne; DMB: distrofia muscular de Becker;

™

AME: atrofia muscular espinal; PEDsQL: Pediatric Quality of Life Inventory™. NM: neuromuscular.
(*) Valores expresados como media y desviacién estdndar (DE). NC: no corresponde.
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CONCLUSIONES

La version en espafol para Argentina del
cuestionario PedsQL™ NM 3.0 para nifios
y padres presenta valores aceptables de
confiabilidad, consistencia interna y validez
del constructo. Su uso es recomendable para
comparacién de grupos y utilizando el puntaje
total o su primer dominio “Acerca de mi
enfermedad neuromuscular”, en contextos
clinicos o de investigacién. B
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