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Introducción

• Discinesia ciliar primaria

▫ Rara

▫ Heterogeneidad genética y clínica

▫ Manifestaciones desde período neonatal

Movimiento 
anormal de 

las cilias

Depuración 
mucociliar
inadecuada

Acumulación 
excesiva de 

moco

Acumulación 
de bacterias
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Introducción

DCP

Rinosinusitis
crónica

Otitis media 
recurrente

Pérdida 
auditiva 

conductiva

Tos crónica 
productiva

Infecciones 
respiratorias 

inferiores 
recurrentes

Bronquiectasias

Deterioro en 
función 

pulmonar
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Introducción

• Tratamiento:

▫ Extrapolado

 Fibrosis quística

 Bronquiectasias

▫ ECA

 Salbutamol → VEF1

 SS hipertónica → Calidad de vida

Carencia guías de tratamiento basadas en 
evidencia



Introducción

• Macrólidos:

▫ Terapia de mantenimiento en enfermedades 
crónicas

 Eritromicina→ Panbronquitis difusa

 Azitromicina → FQ, bronquiectasias y bronquiolitis 
obliterante

▫ Azitromicina

 Bacteriostático

 Antiinflamatorio

 Inhibición autoinducción
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Better Experimental Screening and Treatment for Primary 
Ciliary Dyskinesia

OBJETIVO:

Determinar la eficacia y seguridad de la terapia de 
mantenimiento con azitromicina en pacientes con DCP
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Métodos

Diseño del 
estudio

Multicéntrico

Doble ciego

Aleatorizado

Controlado / 
placebo

Fase 3

Participantes

6 centros de 
atención 3er 

nivel y 
hospitales 

universitarios

Europa

Junio 24 
2014 –

Agosto 23 
216

Criterios de 
inclusión

DCP 
confirmada

7-50 años

VEF 1 > 40%

ATB > 30 días 
en < 2 años

Sin ATB al 
momento del 

estudio

Criterios de 
exclusión

Infección por 
Achromobacter
xylosoxidans o 
Burkholderia

cepacia complex

< 6 meses de M no 
TB

Colonización por 
Pseudominas
aeruginosa

Otros
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Métodos

Aleatorización

1:1

Grupos de edades: 

7-12, 13-21, 22-50

Bloques de 4

DEFACTUM

TrialPartner

Farmacia central

Procedimientos

Azitromicina 250 mg < 
40 kg y 500 mg > 40 kg

Autoadministración 
3/sem/6 meses

Tamizaje: EKG, 
espirometría, cultivo 

de esputo y 
seguimiento 1 mes

Seguimiento a los 2, 4 y 
6 meses

Desenlaces

1. # exacerbaciones

Espirometría

Audiometría

Escalas de síntomas

RFA

Cultivo esputo

Efectos adversos

Lancet Respir Med 2020;8: 493–505



Métodos

• Análisis estadístico:

▫ 50 ptes/grupo → Poder 90% para RR 0,5

▫ Pérdida estimada 20%

▫ Requerido 125 pacientes

▫ P < 0,05
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Resultados
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57%

30%
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Discusión

• Primer ECA en DCP que evalúa la eficacia y 
seguridad de terapia de mantenimiento

• Azitromicina de mantenimiento por 6 meses:

▫ Reduce 50% el numero de exacerbaciones 
respiratorias vs placebo

▫ Previene deterioro de función pulmonar

▫ Reduce uso de otros ATB

▫ Disminuye bacterias patógenas en esputo

▫ Segura ** Síntomas GI
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Discusión

• Estudios previos tienen resultados similares
• Sin diferencias significativas en función 

pulmonar
▫ Bronquiectasias no FQ y FQ sin P aeruginosa sin 

diferencia en VEF1 o FEF 25-75
▫ FQ con P aeruginosa mejoria de 4,4 – 5% en 

VEF1

• Intervenciones a 12 meses**
▫ 6 meses es poco tiempo para mejorar 

homogeneidad en ventilació y función pulmonar
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Discusión

• No eficacia en escalas de calidad de vida

▫ Valores basales muy altos

▫ Tiempo de tratamiento

• Síntomas GI  sobrevalorados

▫ No interrupción del tratamiento

• Resistencia a macrólidos

▫ Tamizaje
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Discusión

Fortalezas Limitaciones

• Diseño del estudio

• Tamaño de la muestra

• Primer estudio de esta clase y 
que confirma la hipótesis

• No se incluyeron todos los 
participantes proyectados

• Definición de exacerbaciones 
en DCP

• No análisis individualizado en 
seguridad según tiempo 
individual de tratamiento

• Rangos de edad amplios
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Conclusiones

• La terapia de mantenimiento con Azitromicina 
por 6 meses disminuye a la mitad las 
exacerbaciones en DCP y es segura con limitada 
tendencia a emergencia de resistencia bacteriana

• La terapia de mantenimiento con azitromicina es 
una opción de tratamiento en pacientes con 
exacerbaciones frecuentes

• Se requieren estudios en paciente colonizados 
por P aeruginosa



Gracias


