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Resumen

Objetivos: Evaluar la eficaciay seguridad del osilodrostat en el sindrome de Cushing ectopico (SCE).

Métodos: Estudio multicéntrico, basado en lapracticaclinicareal de pacientes con SCE tratados con
osilodrostat. El objetivo principal del estudio fue evaluar la proporcion de pacientes con respuesta completa a
osilodrostat (cortisol libre urinario (CLU) por debajo del limite superior de la normalidad [LSN]).

Resultados: Seincluyeron 17 pacientes con SCE (mediana de edad: 57,6 afiosy 10 eran mujeres). El 88,2%
(n = 15) se clasificaron como sindrome de Cushing grave (CLU > 5 LSN). Dos pacientes recibieron
osilodrostat en primeralinea, 9 como segundalineay 6 como terceralinea. Catorce pacientes fueron tratados
en monoterapiay 3 en combinacion con otros tratamientos (osilodrostat + ketoconozol en 2 'y osilodrostat +
metiraponaen 1). Las dosisiniciales de osilodrostat variaron entre 4-30 mg/diay las dosis maximas entre 4-
60 mg/dia. Larespuesta a osilodrostat se evalud solo en 16 de los 17 pacientes porque 1 paciente fallecié
pocos dias después del inicio del tratamiento. De los 16 pacientes, el 88% fueron respondedores completos
mientras que 2 pacientes tuvieron respuesta parcia (reduccion del CLU > 50% sin normalizacion). El tiempo
medio paralograr € control del hipercortisolismo fue de 4,5 meses (rango 1-12) y el 50% normalizaron CLU
normal tras 1 mes de tratamiento. De |os 2 pacientes con respuesta parcial, uno fue tratado por menos de 1
mesy €l otro experiment6 una disminucion del CLU de 29 veces el LSN a 1,6 después de 4,5 meses de
tratamiento, pero sin normalizacion. Seis pacientes desarrollaron eventos adversos: 3 insuficiencia
suprarrenal, 1 prolongacion del intervalo QT y 1 deterioro del control tensional.

Conclusiones: El osilodrostat controlé el hipercortisolismo en el 90% de los pacientes con SCE y en el 50%
delos casos el CLU se normalizo con solo 4 semanas de tratamiento, a pesar de que el 90% de |os pacientes
cursaban con hipercortisolismo grave.
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