TABLA 1. EVIDENCIA CIENTIFICA TRATAMIENTO SUSTITUTIVO DEL DAAT*

Autor, afio, | Nivelde [ Tipo de Disefio del estudio NC de Media Hallazgos principales Conclusiones Comentarios
pais evidencia | estudio pacientes | edad/sexo
Seersholm, | 2 Prospeciivo, | Comparacion enfre N=205 [457 1. Eldeferioro enTafuncion | Las admon. Ambos grupos eran
1997, controlado, no | pacientes danesesno 97 sujetos | afios; pulmonar en el grupo semanales con comparables respecto a
Dinamarca / aleatorizado | tratados y pacientes control, 67% tratado fue 60mg de alffa-1 hébitos tabaquicos, edad,
Alemania alemanes tratados 198 varones | significativamente menor antitripsina /kg de | sexo, funcién pulmonar y
con PI*ZZ y enfisema  tratados. que en el grupo no tratado peso corporal criterios de seleccion
pulmonar en Todos (FEV1=53 vs. 75ml/afio, puede ralentizar
exfumadores. Admén.  Pi*zzZ p<0.002). la progresion de
semanal con 60mg de 2. La estratificacion inicial la enfermedad en
alfa1 antitripsina /kg por funcién pulmonar pacientes con
peso corporal. mostro una influencia funcion pulmonar
Criterios de inclusion: significativa del tratamiento moderadamente
niveles séricos alfa-1 Unicamente en pacientes reducida debido a
antitripsina £ 11pM con enfisema avanzado la deficiencia de
moderado (FEV1 = 31-65% | alfa1 antitripsina
tedrico)
Wencker, |3 Prospeciivo, | Comparacion entre N=443; |47ahos, |1 Elcambiodefralamiento | Elfrafamiento ETestudio se disefio
1998, no controlado, | pacientes tratados y 89% PI*ZZ, | 66% origind pocas reacciones sustitutivo a largo | inicialmente para
Alemania no datos histéricos. 7%PI*SZ |varones | adversas graves (5 de plazo con alfa-1 investigar la viabilidad y
aleatorizado | Admédn. con 60mg 58000 admon.). No se antitripsina V. en | toxicidad de la terapia
alfa-1 antitripsina/kg observaron muertes ni pacientes con sustitutita a largo plazo, no
de peso corporal. transmisiones viricas. deficiencia severa | para probar eficacia
Criterios de inclusion: 2. El deterioro enlafuncion | es viable y clinica.
niveles séricos alfa-1 pulmonar en el grupo seguro. El
antitripsina £ 11pM tratado fue menor deterioro de la
comparando con los datos funcion pulmonar
histéricos (FEV1=64 ml/afio | parece ser menor
vs. 101ml/afio, en un en pacientes
estudio sueco y 111 mlfafio | tratados en
en un estudio americano). comparacion con
datos historicos
Grupo de 3 Prospectivo, | Comparacion de N=0927, [46afos, |1 Camorfaidaddescendid | Laterapia T Ta’indicacion parafa
estudio de no controlado, | funcién pulmonar y 227 55% en pacientes tratados sustitutitaen terapia sustitutita fue a
regisro de no mortalidad en tratados varones | comparado con no tratados | enfisema criterio médico.
deficiencia aleatorizado | pacientes tratados vs.  vs. 650 no (p<0.02). moderadamente | 2. La terapia sustituita
AAT, 1998, no tratados con tratados; 2. El deterioro en la funcion | avanzado debido | vari6 entre
EEUU registro de deficiencia ~ FEV1=49% pulmonar fue a una deficiencia | “siempre”/"parcial” y
de alfa-1 antitripsina. fenotipo significativamente menoren | severa de alfa-1 | “semanal’/"bisemanal’/'me
Criterios de inclusion: ~ no el grupo tratado con funcién | antitripsina puede | nsual.
niveles alfa-1 conocido pulmonar moderadamente reducir la 3. No existe informacion
antitripsina £ 11pM disminuida (FEV1= 35-49% | mortalidad y disponible sobre los
tedrico): FEV 1= 66ml/afio ralentizar el hébhitos tab&quicos.
vs. 93ml/afio (p=0.003). progreso de la
enfermedad
Dirksen, T Doble ciego, | Comparacion def N=56 47anos, | 1. No hubo diferencias Aunque no 1. Debido al régimen
1999, aleatorizado, | tratamiento con exfumador | 51% significativas en el deterioro | existen mensual del tratamiento,
Grupo de estudio 250mg de alfa-1 es; varones, | de la funcién pulmonar diferencias en varios dias del mes, los
Estudio multicéntrico | antitripsina FEV1=48% | 100% expresado como FEV; por | estadisticamente | pacientes estaban por
Danés prospectivo | concentrado a tedrico Przz afio entre ambos brazos. significativas debajo de los niveles
intervalos de 4 2. La pérdida de tejido entre ambos séricos protectores.
semanas y alblimina pulmonar estimada a partir brazos, el 2. Un ensayo realizado
(625mg/kg peso de cambios en la densidad | seguimiento por con mayor n° de pacientes
corporal) durante al pulmonar, obtenidos por TC podria (130) probablemente ha
menos 3 afios en TC, tampoco mostraron considerarse demostrado una eficacia
pacientes con PIZZ. diferencias €Omo una basada en escaneres
Objetivos principales: estadisticamente herramienta seriados de TC del torax.
tests de funcion significativas, aunque existe | mejor a utilizar en
pulmonar medidos una tendencia clara estudios
diariamente y cambios (p=0.07) posteriores
en TC de torax

TC: tomografia computerizada. Criterios de inclusion: estudios prospectivos con mas de 50 sujetos.
*American Thoracic Society/European Respiratory Society Statement: Standards for Diagnosis and Management of
Individuals with Alpha-1 antitrypsin Deficiency (Am J Respir Crit Care Med 2003: 818-900).




