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Memoria Académica

1. Ficha Técnica

Titulo del Programa

State of the Art in Alagille Syndrome: Self-Assessment Program.

Entidad Organizadora / Proveedor Educativo

Hygeia Learning Hub.

Fuente Cientifica Exclusiva

Contenidos altamente seleccionados y adaptados de la American Association for the Study
of Liver Diseases (AASLD), incluyendo su journal oficial Hepatology, Clinical Liver Disease,
consensos de las AASLD Practice Guidelines y ponencias oficiales de The Liver Meeting®.

Modalidad de Imparticion

Formacion 100% Online (E-learning interactivo a través de aula virtual responsive) + Webinar

de Apertura en Directo.

Fechas Previstas de Edicidon

De Octubre 2026 a Mayo 2027 (Plataforma interactiva abierta durante un periodo de 8
meses).

Acreditacion Solicitada

Créditos de Formacion Continuada (CFC) de la Comision de Formacion Continuada del
Sistema Nacional de Salud (SNS) para las profesiones sanitarias médicas (Gastroenterologia

Pediatrica, Hepatologia y Pediatria).

Avales Cientificos Solicitados

Sociedad Espafiola de Gastroenterologia, Hepatologia y Nutricion Pediatrica (SEGHNP) y
Asociacion Espafiola para el Estudio del Higado (AEEH).
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Patrocinio / Soporte Educativo (Unrestricted Educational Grant)

Programa financiado en su totalidad a través de una beca formativa no condicionada
otorgada por IPSEN. Las entidades patrocinadoras no intervendran bajo ningin concepto en
el disefio pedagdgico, la definicion curricular, la seleccion de los autores y docentes, ni en el
desarrollo del contenido cientifico independiente del programa, garantizando la total
imparcialidad exigida por la CFC.

2. Presentacion del Curso

El programa formativo "State of the Art in Alagille Syndrome: Self-Assessment Program"
surge como una iniciativa de excelencia y actualizacion médica continua impulsada por
Hygeia Learning Hub. Su propdsito es dar respuesta a la revolucion terapéutica que
experimenta actualmente el abordaje de las enfermedades hepaticas colestasicas raras: la
transicion de un manejo puramente sintomatico paliativo al control farmacoldgico dirigido
mediante los inhibidores del transportador ileal de acidos biliares (IBAT).

Se trata de un curso de actualizacion avanzada, estructurado en formato de e-learning
interactivo asincrono, diseflado para acompafar al especialista en la adopcidn clinica de
estos nuevos farmacos huérfanos. A través de una rigurosa curaduria de la literatura
cientifica hepatoldgica originada en la AASLD, el programa desglosa un curriculum
pedagodgico de tres médulos estratégicos. El recorrido académico se inicia con la
obligatoriedad del diagndstico clinico y genético temprano de las mutaciones en JAGT y
NOTCHZ2. Prosigue con el analisis pormenorizado de la evidencia clinica de los ensayos fase
3 (ASSERT) que sustentan el uso de la inhibicidn del IBAT para la reduccién drastica de los
acidos biliares séricos. Finalmente, culmina en un sélido enfoque humanista centrado en el
manejo practico de la tolerabilidad gastrointestinal, el rescate de la calidad de vida y el
suefio del paciente, y el acompafiamiento empatico de las familias frente al impacto del
prurito cronico.

El programa se inaugurara formalmente con un Seminario Web (Webinar Kick-off) de alto
nivel liderado por una figura internacional de referencia, y se desarrollara bajo una
metodologia educativa de alto impacto que prioriza los casos clinicos narrativos basados
en la practica real, los debates sobre controversias cientificas (Critical Debate) y los
resimenes de aplicabilidad inmediata en la consulta (Practice Insights). El requisito de una
autoevaluacion constante (Self-Assessment) asegura la asimilacion profunda de las
competencias requeridas por los especialistas pediatricos para liderar esta nueva era
terapéutica en el Sistema Nacional de Salud.
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3. Justificacion de la Actividad

El abordaje clinico del Sindrome de Alagille (ALGS) se halla en un punto de inflexion sin
precedentes. Durante décadas, el manejo del sintoma mas debilitante de esta patologia —el
prurito colestasico intenso— ha estado limitado al uso de terapias fuera de indicacion (off-
label) como el acido ursodesoxicdlico (UDCA), rifampicina o naltrexona, que con frecuencia
resultan ineficaces y no logran evitar el deterioro progresivo de la calidad de vida de los
nifios y sus familias.

La reciente aprobacion por parte de la Agencia Europea del Medicamento (EMA) del primer
inhibidor del IBAT autorizado a partir de los 6 meses de edad para el prurito en ALGS, ha
transformado el escenario. Este farmaco interrumpe la circulacion enterohepatica,
reduciendo drasticamente la carga de acidos biliares y logrando una mejoria sintomatica
temprana y sostenida, validada en el ensayo pivotal ASSERT.

Sin embargo, la inminente incorporacién de esta innovacion biomédica en el Sistema
Nacional de Salud exige una actualizacion inmediata y profunda del especialista, debido a la

complejidad de la patologia subyacente y la necesidad de un manejo experto. Esta
necesidad justifica el programa en tres dimensiones criticas:

e Dimensién Diagnéstica y Molecular: EL ALGS presenta una expresividad fenotipica
muy variable. El especialista debe dominar la identificacion de los signos clinicos
sistémicos (cardiacos, renales, esqueléticos) y la solicitud e interpretacion del
diagndstico genético (JAG1/NOTCH?Z2) para establecer el diagndstico precoz antes de
que el dafio hepatico y el prurito se instauren de forma irreversible.

o Dimensién Clinica y Farmacoldégica: Resulta fundamental capacitar al
hepatdlogo/gastroenterélogo pediatra en el analisis de la evidencia de eficacia
frente al perfil de seguridad. Las nuevas terapias exigen un conocimiento exhaustivo
de la posologia adaptada al peso (120 pg/kg/dia), y el manejo clinico experto de los
eventos adversos mecanicistas (especialmente la diarrea) y las elevaciones
transitorias de transaminasas, para evitar suspensiones terapéuticas innecesarias.

e Dimensién Humanista e Integral: El prurito en el ALGS esta considerado entre los
mas severos de todas las hepatopatias. Su impacto va mucho mas alla de la
excoriacion cutanea, provocando privacion crénica del suefio, estrés extremo en los
cuidadores y disfuncién familiar profunda. El médico necesita incorporar
herramientas de comunicacion para informar sobre la tolerabilidad del farmaco de
forma realista y empatica, reconociendo y validando el impacto que el tratamiento
tiene en la salud mental de todo el nucleo familiar.
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4. Objetivos de la Actividad

4.1 Objetivo General

Capacitar a los profesionales implicados en la atencion de las hepatopatias pediatricas en
el diagndstico temprano del Sindrome de Alagille y en el manejo clinico seguro,
protocolizado y humanista de las nuevas terapias dirigidas (inhibidores IBAT), integrando la
fisiopatologia, el control del prurito colestasico, la monitorizacion de seguridad y el
acompafiamiento familiar.

4.2 Objetivos Especificos

De Conocimiento Molecular y Diagnéstico:

e Comprender la fisiopatologia de la escasez de conductos biliares mediada por la via
Notch y sus alteraciones genéticas (JAG1/NOTCH2).

e Identificar el fenotipo multisistémico del ALGS (cardiaco, renal, ocular, facial,
esquelético) para acelerar la sospecha diagndstica en lactantes.

e Interpretar el valor prondstico de los biomarcadores bioquimicos (acidos biliares
séricos vs. bilirrubina total) apoyandose en los datos del registro internacional GALA.

De Manejo Clinico y Monitorizacién de Seguridad:

e Evaluar los datos de eficacia clinica del estudio pivotal fase 3 (ASSERT) y su
extension, analizando la reduccion de la puntuacion de rascado y los niveles de
acidos biliares.

e Dominar la dosificacion, el modo de administracion y los algoritmos de ajuste de
dosis en la practica pediatrica diaria.

e lIdentificar y manejar proactivamente los eventos adversos gastrointestinales
(diarrea) y hepaticos (elevacion de ALT/AST) propios de la inhibicion del IBAT.

De Habilidades Humanisticas y de Comunicacién (Soft Skills):

e Comprender el prurito crénico como un "Dolor Total" pediatrico, evaluando su
impacto devastador en los parametros del suefio y la salud mental de los
cuidadores.

e Desarrollar habilidades de comunicacién empatica para informar a los padres sobre
los efectos adversos esperados del tratamiento (manejo de expectativas).
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e Aplicar estrategias de prevencion del agotamiento emocional (burnout y fatiga por
compasion) en el equipo médico a cargo de pacientes pediatricos con enfermedades

raras.

5. Estructura y Contenidos Académicos

El programa consta de tres modulos formativos disefiados bajo una légica de progresion
académica secuencial. Cada modulo cuenta con una estructura interactiva uniforme
compuesta por 8 apartados pedagdgicos obligatorios:

Seminario Web Inaugural (Kick-off)

e Formato: Webinar interactivo en directo de 45 minutos.

¢ Ponencia (30 min): "El nuevo horizonte terapéutico en el Sindrome de Alagille: Mds
alla del acido ursodesoxicdlico".

e Interaccidn (15 min): Sesion de preguntas y respuestas (Q&A) moderada.

Mddulo 1: El Paisaje Molecular y Clinico del Sindrome de Alagille: Hacia un
Diagndstico Precoz y Preciso

Objetivo: Comprender la patogenia mediada por JAG1/NOTCH2, identificar el fenotipo
multisistémico y establecer la correlacion entre dcidos biliares y gravedad clinica.

e Executive Brief: "El puzzle de Alagille: Reconociendo la enfermedad en los primeros
meses de vida",

e Scientific Core: Revisidn genética y fenotipica. Analisis de los datos del estudio GALA
(Hepatology) sobre historia natural y predictores de supervivencia del higado nativo.

e Critical Debate: "Acidos Biliares vs. Bilirrubina: ;Qué estamos tratando realmente?"
e Further Readings: AASLD Practice Guidance sobre evaluacion de la colestasis.

e Practice Insights: Algoritmo estructurado desde la ictericia neonatal y el fenotipo
facial hasta la confirmacion genética.

e Clinical Cases: Lactante de 4 meses con colestasis anictérica y vértebras en
mariposa.

o Self-Assessment: Cuestionario de 10 preguntas sobre criterios diagndsticos clasicos.
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Multimedia: Videocapsula didactica de The Liver Meeting® sobre afectacion
multisistémica.

Mddulo 2: Modificando el Curso Sintomatico: La Revolucion de los Inhibidores IBAT

en el Prurito Colestasico

Objetivo: Analizar el mecanismo de accion, eficacia clinica y posicionamiento de odevixibat

basado en el estudio pivotal ASSERT desde los 6 meses de edad.

Executive Brief: "Interrumpiendo la circulacion enterohepdtica: El impacto en la
carga de dcidos biliares".

Scientific Core: Desglose del estudio ASSERT. Reduccion significativa de la gravedad
del rascado (PRUCISION ObsRO) y de acidos biliares séricos.

Critical Debate: "Posicionamiento terapéutico de los IBAT en la prdctica clinica real".
Further Readings: Revisiones de Clinical Liver Disease sobre farmacologia IBAT.

Practice Insights: Protocolo de dosificacion ($120~\mu g/kg/dia$S) y reduccion a
$40~\mu g/kg/dia$S por tolerabilidad.

Clinical Cases: Seleccion de paciente idoneo: lactante refractario a UDCA y
antihistaminicos.

Self-Assessment: Test interactivo sobre mecanismo de accién local (ileon distal) y
variables clinicas.

Multimedia: Animacion 3D médica sobre la inhibicion reversible del transportador
ileal.

Mdédulo 3: El Paciente y su Familia en el Centro: Manejo de Toxicidades, Impacto

del Sueno y Humanizaciéon Asistencial

Objetivo: Capacitar en el manejo proactivo de eventos adversos (diarrea, transaminasas),

integrando el impacto transformador en el suefo familiar y previniendo el burnout.

Executive Brief: "Cuando curar la piel rescata la mente: El efecto domind en la
dindmica familiar".

Scientific Core: Perfil de seguridad en ASSERT. Manejo de la diarrea mecanicista y
evaluacion de transaminasas.
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e Critical Debate: "El Prurito como 'Dolor Total' Pedidtrico". El impacto en la salud
mental de los padres.

e Further Readings: Documentacion sobre PROs (Patient-Reported Outcomes) en
hepatologia pediatrica.

e Practice Insights: Guia de comunicacién empatica para informar sobre eventos
adversos esperados.

e Clinical Cases: Role Play en Video (8 min): Hepatélogo abordando con los padres una
diarrea leve y celebrando la reduccidn de despertares nocturnos.

e Self-Assessment: Casos de ajuste de dosis ante toxicidad gastrointestinal.

e Multimedia: Graficos del estudio ASSERT sobre suefio y testimonios narrativos de la
iniciativa AASLD Patient Guidelines.

6. Direccion Académica e Institucional

Conferenciante Inaugural (Webinar Kick-off)

Dra. Binita M. Kamath Investigadora Principal del Global ALagille Alliance (GALA) Study
Group. Hospital for Sick Children. Toronto, Canada (Voz autorizada AASLD).

Editora en Jefe del Programa y Editora del Mddulo 2 (La Revolucién de los
Inhibidores IBAT)

Dra. Loreto Hierro Jefa de Seccion de Hepatologia Infantil y Trasplante Hepatico. Hospital
Universitario La Paz, Madrid. (Referente clinico nacional e internacional en colestasis).

Editor del Mdédulo 1 (El Paisaje Molecular y Clinico)

Dr. Jesus Quintero Bernabeu Unidad de Hepatologia y Trasplante Hepatico Pediatrico.
Hospital Universitari Vall d'Hebron, Barcelona.

Editora del Mdédulo 3 (El Paciente en el Centro y Humanizacion)

Dra. Cristina Molera Servicio de Gastroenterologia, Hepatologia y Nutricion Pediatrica.
Hospital Sant Joan de Déu, Barcelona.
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7. Publico Objetivo

El programa esta estrictamente dirigido a los profesionales de la salud del ambito nacional

espafiol (con proyeccion a LATAM) implicados en el cuidado de los pacientes pediatricos

con enfermedades hepaticas colestasicas:

Gastroenterdélogos y Hepatélogos Pediatricos: Especialistas de referencia
responsables directos del diagndstico confirmatorio, la prescripcion de odevixibat,
la monitorizacion clinica y el ajuste de dosis.

Pediatras (Atencién Primaria y Especializada): Médicos de primera linea encargados
de mantener un alto indice de sospecha ante ictericia neonatal prolongada o
cuadros de prurito anictérico para derivacion temprana.

Farmacéuticos Hospitalarios: Profesionales clave en la validacion, dispensacion y
gestion del alto impacto farmacoecondmico de las terapias huérfanas en el hospital.

Médicos Internos Residentes (MIR): Especialmente de Pediatria y Aparato Digestivo,
garantizando su formacion en el nuevo estandar de cuidado desde su etapa
formativa.

8. Metodologia y Sistema de Evaluacion

8.1 Metodologia Docente (UX y Navegacion en el LMS)

El programa formativo se aloja en el aula virtual interactiva y de disefio responsive de

Hygeia Learning Hub. Al tratarse de una metodologia asincrona de e-learning, el especialista

puede conciliar la adquisicion de conocimientos con su actividad asistencial en consulta. El

flujo de navegacion esta estructurado de manera estrictamente secuencial: el alumno

progresa a través del curriculum de manera ordenada, visualizando los materiales

obligatorios de cada mddulo. El acceso al examen de evaluacion final esta bloqueado hasta

que el sistema registre la visualizacion del 100% del Scientific Core y la realizacion de los

Self-Assessments formativos de los tres mddulos.

8.2 Sistema de Evaluacion Integral

Cumpliendo rigurosamente con los requisitos regulatorios establecidos por la Comision de

Formacion Continuada (CFC) del Sistema Nacional de Salud, el curso implementa:

Evaluacion Formativa Continua (Self-Assessments Intermedios): Al finalizar cada
maodulo, el participante debe responder de manera obligatoria a un cuestionario
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interactivo de 10 preguntas con retroalimentacion pedagdgica en tiempo real,
referenciando las fuentes de la AASLD.

Evaluacién Sumativa Final (Examen de Acreditacién): Examen final asincrono online
de 30 preguntas de opcion multiple (una Unica opcidn correcta), seleccionadas
aleatoriamente a partir de un banco de items que abarca los contenidos clinicos,
farmacoldgicos y humanisticos.

Criterio de aprobacién: Se requiere una tasa minima de aciertos del 80%. El
participante dispone de un maximo de 2 intentos.

Encuesta de Calidad y Satisfaccidén: Obligatoria para evaluar la calidad cientifica y la
ausencia de sesgo comercial.

Acreditacién y Diplomas: Una vez superado, el participante podra descargar su
Diploma Oficial acreditativo en PDF con el desglose de los créditos CFC otorgados
para su especialidad y los avales correspondientes.
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Anexo.

Estructura curso State of the Art

Acreditacién y avales

e Programa dotado de créditos de Formacién Continuada (CFC) del Sistema Nacional
de Salud (SNS)

e Contenidos de las sociedad médicas internacionales correspondientes

e Avalados por las sociedades médicas nacionales correspondientes.

Estructura del curso

e Elprograma contendra 3 o mas mdédulos de especialidades relevantes seleccionadas.

e Presentacién del programa: (Opcional). Seminario web de 45 minutos con: una
presentacion de 30 minutos del programa por parte del editor jefe o un ponente
invitado, y 15 minutos de preguntas y respuestas. -Experto internacional-.

e Cada mddulo contiene:

O

O
O
o

O
o

Executive Brief: Introduccion al médulo en texto + podcast.

Scientific Core: articulos completos que incluyen puntos clave.

Critical Debate: articulos con cuestiones clinicas y controversias actuales.

Futher readings: Resumenes con enlaces a PubMed o a las revistas
correspondientes, si son de acceso libre.

Practice Inside: como aplicar en la practica la informacidn presentada. Un resumen
practico en forma de «mensajes para llevar a casa».

Clinical Cases: una seleccion de casos con preguntas y respuestas para practicar
los conceptos tedricos

Self-Assessment: preguntas y respuestas interactivas.

Multimedia: Material audiovisual complementario.

e Certificado de participacién con los créditos otorgados.
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