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RESUMEN

Antecedentes: la poliquistosis hepética del adulto (PHA) es
una enfermedad rara caracterizada por el engrandecimiento crénico
del higado.

Objetivo: analizar la implicacién, experiencia vy actitud de los
especialistas esparfioles en el diagnéstico, seguimiento y tratamiento
de los pacientes con PHA.

Métodos: siete coordinadores del estudio contactaron cada
uno con 15 especialistas de su entorno geogréfico para participar
en el estudio a través de una encuesta estructurada online.

Resultados: de los 105 clinicos contactados, 88 completaron
el cuestionario, siguiendo una mediana de 3 pacientes por
consulta, aunque 6 clinicos realizan seguimiento a > 20
pacientes con PHA. El seguimiento se realiza mayoritariamente
en el departamento de hepatologia (81 %) y/o gastroenterologia
(33 %). La ecografia hepética se usa para el diagnostico (98
%) y seguimiento (97 %) de la mayoria de los pacientes. En el
momento del diagnoéstico, 76 % de los pacientes tenian < 50 afios
predominando las mujeres. El objetivo principal del manejo de
los pacientes es el control sintomatico. Un 28 % de los médicos
prescriben tratamiento farmacolégico, principalmente analogos
de somatostatina, seguidos por inhibidores de mTOR. Un tercio
de los clinicos indicé que tenian pacientes que habian recibido
trasplante hepético y/o cirugia.

Conclusiones: la ecografia es la técnica de eleccion para
el diagnéstico y seguimiento. Entre los clinicos que administran
tratamiento farmacolégico para el control sintomatico, los analogos
de somatostatina son los farmacos de eleccién. El uso poco frecuente
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de técnicas invasivas sugiere que los clinicos tienen una percepcion
bastante pobre de la utilidad de las distintas técnicas invasivas.
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ABSTRACT

Background: Polycystic liver in the adult (PLA) cysts in the adult
(MHCA,) is a rare disease characterized by chronic liver enlargement.

Objective: To analyse gastroenterologists’ involvement in,
experience with, and attitude toward diagnosing, monitoring, and
treating patients with PLA in Spain.

Methods: Each of seven study coordinators contacted
15 specialists in their geographic area about participating in the
study via an online structured survey.

Results: Of the 105 clinics contacted, 88 completed the
questionnaire, with a mean of 3 patients being followed per
practice, although 6 clinics were following more than 20 patients
with PLA. Patients were being followed mainly by the Department
of Hepatology (81 %) and/or the Department of Gastroenterology
(33 %). The majority of patients were diagnosed (98 %) and
monitored (97 %) using liver ultrasound. When diagnosed, 76 %
of patients were under 50 years of age, females predominating.
The primary treatment objective for the patients was symptomatic
management. Pharmacotherapy was prescribed by 28 % of
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physicians: Somatostatin analogues, primarily, followed by mTOR
inhibitors. One-third of the clinics indicated that they had patients
who had undergone liver transplant and/or surgery.

Conclusions: Ultrasound is the diagnosing and monitoring
method of choice. Among the clinics using pharmacotherapy
for symptomatic management, somatostatin analogues were the
drugs of choice. These clinics’ infrequent use of invasive procedures
suggests that they perceive the various invasive techniques as not
very effective.

Key words: Multiple hepatic cysts. Polycystic kidney disease. Polycystic
liver disease. Somatostatin analogues. mTOR inhibitors. Liver transplant.
Fenestration via laparotomy or laparoscopy. Autosomal-dominant
polycystic liver-disease (PCLD). Autosomal-dominant polycystic kidney
disease (PCKD).

INTRODUCCION

La poliquistosis hepética del adulto (PHA) es una enfer-
medad hereditaria y autosdmica dominante que se caracteri-
za por la presencia de miltiples lesiones quisticas de origen
biliar en mas del 50 % del parénquima hepético, que pueden
ser desde grandes masas, de 20 a 30 cm, a pequenos noddulos
microscopicos (1,2). Es una enfermedad infrecuente con una
incidencia estimada inferior al 0,01 % (3) y una prevalen-
cia de 0,05-0,53 %, aunque la prevalencia de las mutaciones
afecta a 1:600 (4). Con frecuencia los quistes hepaticos se
presentan por primera vez en la cuarta década de vida, pero
la historia natural de la enfermedad sugiere un crecimiento
continuo ya que el nimero y el tamafio de los quistes van
aumentando progresivamente con la edad (5). Por otro lado,
existe una variante autosomica recesiva (ARPKD, enferme-
dad poliquistica renal autosdmica recesiva, por sus siglas en
inglés, autosomal recessive polycystic kidney disease) carac-
terizada por dilataciones fusiformes no obstructivas de los
conductos colectores renales y malformaciones de la via bi-
liar, con ectasia de los conductos biliares y fibrosis periportal.

La PHA es una enfermedad comn a dos trastornos here-
ditarios autosdmicos dominantes. Principalmente se asocia
a enfermedad renal poliquistica, lo que se conoce como en-
fermedad poliquistica renal autosomica dominante (PCKD
por sus siglas en inglés, polycystic kidney disease) (2.,6).
También puede presentarse de forma aislada sin asociarse
a PCKD, enfermedad conocida como enfermedad poliquis-
tica hepatica autosdmica dominante (PCLD por sus siglas
en inglés, polycystic liver disease). La PHA también puede
estar asociada a poliquistosis en otros 6rganos, como el pan-
creas o el pulmodn, pero en un porcentaje mucho menor.

Aunque hay varias publicaciones de casos clinicos de
pacientes y familias con PHA en Espana (7-20), la epide-
miologia no esta bien definida y el manejo de los pacien-
tes con PHA en nuestro medio no esta bien protocolizado.
El objetivo de este estudio, avalado por Sociedad Espafo-
la de Patologia Digestiva, ha sido analizar la implicacion
y experiencia de los especialistas espafoles en el diag-
nodstico, seguimiento y tratamiento de los pacientes con
PHA con el fin de definir el manejo de estos pacientes en
Espana y valorar si podria ser mejorado y/o consensuado.
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PACIENTES Y METODOS

La informacion sobre la actitud y la experiencia de los
especialistas espafioles en el manejo de la poliquistosis
hepética en Espafia se obtuvo a través de una encuesta
estructurada que se completd online, con una duracidon
aproximada de 15 minutos. El cuestionario de 49 pregun-
tas estaba dividido en 6 secciones con varias preguntas
en cada seccion. La seccion “Incidencia, prevalencia y
derivacion de pacientes” consistia en 12 preguntas sobre
los pacientes con PHA tratados en la consulta del encues-
tado para estimar el nimero de pacientes y el manejo re-
cibido por diferentes especialistas. La seccion “Perfil de
pacientes” consistia en 10 preguntas con la finalidad de
detallar mejor al paciente espafol con PHA, preguntando
por la caracterizacion de la PHA y su sintomatologia aso-
ciada. La seccion “Tratamiento quiriirgico poliquistosis
hepdtica”, con sus 4 preguntas abordaba la experiencia
del encuestado con diferentes técnicas quirtirgicas en el
tratamiento de la PHA. La seccion “Tratamiento farmaco-
logico poliquistosis hepdtica” tenia 7 preguntas para de-
linear la familiaridad del encuestado con los tratamientos
farmacologicos disponibles, incluyendo nuevas terapias.
Finalmente, las dos Gltimas secciones “Fuentes de infor-
macion” 'y “Datos de clasificacion” con 5y 11 preguntas,
respectivamente pretendian clasificar a los encuestados.
La encuesta estuvo gestionada por 7 coordinadores y cada
uno de los cuales contact6 con 15 profesionales de su en-
torno geografico. Una copia de la encuesta se encuentra
disponible en el anexo a este articulo (Anexo).

RESULTADOS
Encuesta

Casi la totalidad (104; 99 %) de los 105 clinicos con-
tactados accedieron a participar y 88 (85 %) respondieron
a la encuesta. La mitad de los encuestados se identifica-
ron como hepatdlogos (45; 51 %) y el resto como gas-
troenterdlogos (34; 39 %), internistas, cirujanos y otras
especialidades (9; 10 %). Aproximadamente la mitad de
los encuestados llevaba més de 15 afios tratando enferme-
dades hepaticas y el 31 % llevaba mas de 20 afos en esta
profesion. Los participantes en el estudio representaban a
la mayorfa de Comunidades Autdnomas, siendo la mayor
participacion de médicos de la provincia de Barcelona,
seguidos por la provincia de Sevilla y Valencia (Fig. 1).

Demografia
De los 88 clinicos encuestados, 72 siguen a pacientes
con PHA en su consulta. La mediana de seguimiento es

de 3 pacientes por consulta, aunque en el caso de 6 de los
88 clinicos se realiza el seguimiento de mas de 20 pacien-
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Fig. 1. Mapa de Espafa resaltando las provincias de las 15 Comunidades
Autonomas que participaron en la encuesta y los porcentajes de
participacion en cada provincia.

tes con PHA. De los especialistas encuestados, el 28 %
recibe 1 nuevo paciente por afo, el 16 % recibe 2 pacien-
tes nuevos por ano y el 15 % mas de 2 pacientes nuevos
por aho. El porcentaje de pacientes con PCLD es del 44
% frente a un 56 % de pacientes con PCKD. En general,
la PHA se suele diagnosticar antes de los 50 afos, sin di-
ferencias en la edad al diagnostico entre los pacientes con
PCLD y PCKD, y siendo dos tercios (65 %) de los sujetos
mujeres. Pocos pacientes tienen un familiar directo con
historia clinica de PHA. El fenotipo de multiples quistes
pequenos es el mas frecuente. El 18 % de los hepatdlogos
respondieron que en los Gltimos 10 ahos menos de 5 pa-
cientes fallecieron debido a la enfermedad o complicacio-
nes relacionadas con la PHA. El 82 % restante no reflejo
ninguna muerte relacionada a la PHA.

Flujo de pacientes

El paciente con PHA llega habitualmente diagnostica-
do al hepatdlogo (73 % de los casos) derivado de otros
departamentos clinicos; los pacientes son remitidos fun-
damentalmente desde nefrologia (35 %), centros de aten-
cion primaria (33 %) o del departamento de gastroente-
rologia (17 %). En el 75 % de los casos, el paciente con
PHA diagnosticado por el hepatdlogo no es derivado a
ninguna otra especialidad para controlar la enfermedad.
Asimismo, la mayorfa de los pacientes diagnosticados de
PCLD reciben seguimiento clinico por las unidades de
hepatologia (81 %) y/o gastroenterologia (33 %). El se-
guimiento clinico de los pacientes con PCKD esta peor
definido, pero en el 28 % de los casos dicho seguimiento
se realiza conjuntamente entre los servicios de nefrologia
y hepatologia. También cabe remarcar que el 23 % de los
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pacientes con PCKD son vistos exclusivamente por el ser-
vicio de nefrologia (Tabla I).

Sintomas

El dolor de espalda, la distension y las molestias abdomi-
nales constituyen la sintomatologia mas frecuente (73 %),
seguido por las complicaciones como hemorragias, infec-
ciones, obstrucciones biliares o ruptura del quiste (26 % de
los casos). En la experiencia de la mayoria de los clinicos
(82,3 %), ninguno de sus pacientes habia muerto por com-
plicaciones asociadas a PHA (Tabla II).

Técnicas de diagnostico y seguimiento

La técnica de eleccion para el diagndstico y segui-
miento de los pacientes con PHA es la ecografia hepati-
ca, utilizada en el 98 % de los casos para el diagndstico y
en el 97 % de los seguimientos. Otras técnicas incluyen
la tomografia computarizada (TC), empleada en el 89 %

Tabla I. Seguimiento de los pacientes con PCLD y PCKD
por las diferentes unidades hospitalarias

Departamentos Sequimiento
Pacientes con PCLD
Hepatologia 81 %
Gastroenterologfa 33 %
Medicina interna 8 %
Cirugia 6 %
Pacientes con PCKD
Hepatologia y nefrologia 41 %
Gastroenterologia y nefrologia 16 %
Nefrologia exclusivamente 23 %
Nefrologia con otros servicios (medicina interna, 23 %

urologia, cirugia)

Tabla II. Sintomas y complicaciones mas frecuentes
de los pacientes con PHA

Sintoma o complicacion Frecuencia
Dolor de espalda, distensién y molestia abdominal 73 %
Hemorragia, infeccién, obstruccion biliar o ruptura 26 %
del quiste

Hipertension, disnea 11 %
Paciente asintomatico 5 %
Malnutricion 2 %
Hipertension portal 2 %
Ascitis 2%
Dispepsia 2%
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Tabla Ill. Objetivos principales del tratamiento
farmacolégico y farmacos administrados en el ultimo ano
a los pacientes con PHA

Objetivos tratamiento farmacolégico Frecuencia
Control sintomatolégico 88 %
Calidad de vida 49 %
Estabilizacion del volumen hepatico 32 %
Reduccion del volumen hepatico 19 %
Otros 12 %

Tratamiento farmacolégico
Octeotrido 22 %
Lanredtido 13 %
Everolimus 7 %
Sirolimus 6 %
Tolvaptan 4 %
Otros 4%
Ninguno 72 %

de los diagnosticos y el 49 % de los seguimientos, y ya
mas distanciada, la resonancia magnética (RM), usada
en el 58 % de los diagndsticos y el 30 % de los segui-
mientos.

Tratamiento

Globalmente, el objetivo principal del manejo de los
pacientes con PHA es el control sintomatico (78 %) segui-
do de la mejoria en la calidad de vida (12 %), la reduccidon
(6,8 %) y estabilizacion (3,4 %) del volumen hepatico.

Tratamiento farmacologico

Al igual que ocurre con el tratamiento quirdirgico,
uno de los principales objetivos del tratamiento farma-
cologico es el control sintoméatico (Tabla III). En el al-
timo afo, el 28 % de los clinicos empled tratamiento
farmacologico, siendo el tratamiento mas frecuente los
analogos de somatostatina seguido de los inhibidores de
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mTOR (del inglés, mammalian target of rapamycin -
diana de rapamicina en células de mamifero). Aunque
algunos clinicos no habian prescrito ninglin farmaco,
si que reconocian el valor que pueden aportar el tra-
tamiento con octedtrido, lanredtido, everolimus o siro-
limus durante el manejo del paciente con PCLD. Del
18 % de los clinicos sin experiencia directa con el tra-
tamiento farmacologico, el 40 % respondid que no con-
sideraba oportuno prescribir tratamiento a sus pacientes
con PHA debido al nimero importante de efectos ad-
versos, seguido del 30 % que respondid que la razdon por
la cual no recomendaba tratamiento a sus pacientes era
que estaban actualmente asintomaticos.

Tratamiento quirargico

En los altimos 10 anos, un 40 % de los clinicos in-
dicd que sus pacientes con PHA habian recibido un
trasplante ortotopico de higado (TOH). La enfermedad
hepética terminal (end-stage liver disease en inglés) fue
el motivo principal por el cual los pacientes recibian
un TOH en el contexto de la PHA. El 14,8 % de los
clinicos comentd que un paciente de su consulta habia
sido trasplantado, mientras que fueron dos para el 4,9 %
de los clinicos y mas de dos para el 16,4 %. Un tercio
(33,8 %) de los clinicos indic6d que tenia pacientes bajo
su cuidado que habfan sido intervenidos quirirgicamen-
te (13,1 % de los clinicos tenian un paciente, 14,8 %
tenfan dos pacientes y 4,9 % tenian mas de dos pacien-
tes que habian recibido cirugia), siendo la fenestracion
laparoscopica la técnica invasiva mas frecuentemente
indicada (75 %) y percibida como la de mejor ratio be-
neficio/riesgo (Tabla IV).

DISCUSION

En Espaia, la PHA se percibe como una enfermedad
rara, con la mayoria de médicos hepatodlogos o gastroen-
terdlogos tratando a menos de 5 pacientes con esta pa-
tologfa. Debido a esta cuestion, la encuesta presentada

Tabla IV. Frecuencia de diferentes técnicas quirtrgicas en pacientes con PHA y la experiencia de los médicos con dichas
técnicas

Aspiracion

Fenestracion ~ Esclerosis del quiste  Reseccion parcial . Trasplante ortotdpico
laparoscdpica redominante del higado percutdnea del de higado
P p P g quiste predominante g
Frecuencia 75 % 60 % 50 % 35 % 40 %
Buena ratio beneficio/ morbilidad 40 % 36 % 38 % 0 % NE
Mala ratio beneficio/ morbilidad 20 % 9 % 13 % 0 % NE
Efecto muy transitorio 20 % 27 % 13 % 100 % NE
Sin experiencia en la técnica 20 % 27 % 38 % 0 % NE

NE: no evaluado.
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adquiere una gran relevancia ya que refleja la realidad y
practica clinica diaria de los profesionales en Espana. No
obstante, hay que tener en cuenta que los resultados son
aproximativos (no son derivados de un registro nacional
de pacientes) y que existe una mayoria de encuestados de
las provincias de Barcelona, Sevilla y Valencia.

En comparacion con los hombres, las mujeres tienen
mayor predisposicion a desarrollar PHA masiva (> 15
quistes) y a tener quistes de mayor tamaho. Este carac-
ter mas dominante de la enfermedad en mujeres tiene un
componente hormonal: el embarazo y el nimero de em-
barazos estan correlacionados con un fenotipo mas seve-
ro (6) y el uso de tratamiento con estrogenos en mujeres
postmenopausicas estd asociado con un incremento del
volumen hepatico (21). La PHA es una enfermedad co-
min a dos trastornos hereditarios autosdmicos dominan-
tes: la PCKD y la PCLD. La PCKD tiene su origen en mu-
taciones de dos genes: PKDI (85 % de los casos) y PKD2
(15 % de los casos) (22), que codifican dos proteinas lla-
madas policistina 1 y 2, respectivamente. Estos genes se
ubican en los cromosomas 16 y 4 (23). La manifestacion
extrarenal mas comin en PCKD es un higado poliquisti-
co. La prevalencia de PHA en pacientes con PCKD es del
58 % en pacientes de 15 a 24 anos, 85 % en pacientes de
25 a 34 ahos y 94 % en pacientes de 35 a 46 anos (24).
Las mutaciones relacionadas con la PCLD se desconocen
en un 80 % de los pacientes, teniendo su origen en el 20
% restante en la mutacion de otros dos genes: PRKSCH 'y
SEC63. El primer gen codifica para una proteina llamada
hepatocistina, que se expresa en el reticulo endoplasmico
(25-27). En nuestro estudio hay un porcentaje similar de
pacientes con PCLD y pacientes con PCKD. En Espaia,
el hepatdlogo es el especialista que trata principalmente
a los pacientes con PCLD. En cambio, aquellos que pre-
sentan PCKD son tratados en varios servicios, que en la
mayoria de casos trabajan conjuntamente (especialmente,
nefrologfa y hepatologfa). La mayoria de los pacientes
llegan al hepatdlogo ya diagnosticados y derivados por
el nefrologo o desde su médico de atencion primaria. El
diagnodstico se efectila mediante pruebas de imigenes,
como ecograffa, TC (define mejor la extension de la en-
fermedad hepatica y la afeccion de los 6rganos adyacen-
tes) y RM, aunque la ecografia es la técnica de eleccion
para el diagnostico y seguimiento.

La mayoria de pacientes estan asintoméaticos y preser-
van la funcidn hepética (tanto la funcidén sintética como
la funcion excretora), por lo que el diagnostico suele ser
un hallazgo casual. Generalmente los quistes no producen
sintomas excepto cuando alcanzan un gran tamafo o se
complican por sangrado, infeccion, rotura, o malignidad
(28). Cuando los quistes hepaticos son sintomaticos, la
clinica se caracteriza por hepatomegalia dolorosa, dis-
tension abdominal, sensacion de saciedad o dolor lumbar
(13). En nuestro estudio, los sintomas relacionados con
la compresion que los quistes ejercen sobre el parénqui-
ma hepatico adyacente y las estructuras vecinas fueron
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los predominantes (el dolor de espalda, la distension y las
molestias abdominales constituyeron el 73 %).

El principal objetivo del tratamiento farmacologico
es el control sintomético, aunque el nimero total de pa-
cientes que reciben tratamiento es bastante bajo. Aproxi-
madamente s6lo un tercio de los médicos encuestados en
este estudio recomiendan tratamiento farmacologico para
sus pacientes, siendo los analogos de somatostatina los
farmacos de eleccidon. Se ha demostrado que los quistes
renales y hepaticos en pacientes con PCKD y con PCLD
crecen en respuesta al cAMP (monofosfato ciclico de ade-
nosina; cAMP por sus siglas en inglés, cyclic adenosine
monophosphate) y que una disminucion de los niveles de
cAMP limita la progresion de la nefropatia o hepatopatia,
sugiriendo que la inhibicidn de estos mecanismos podria
ser de utilidad terapéutica. Los analogos de la somatosta-
tina (como octredtido o lanredtido) reducen el cAMP in-
tracelular y podrian impedir la acumulacidn de liquido en
los quistes hepaticos (29,30). En un estudio reciente de 54
pacientes sintoméaticos con PCLD y PCKD, el tratamiento
con lanredtido durante 6 meses llevd a una disminucion
significativa del volumen hepatico del 2,9 % en compara-
cidn con un incremento del 1,6 % en los pacientes que re-
cibieron placebo (31). A pesar de esta evidencia, muchos
de los médicos encuestados no prescriben estos farmacos
por los efectos secundarios. Por otro lado, la interaccion
entre mTOR Yy la secrecion de VEGF mediada por HIF-1
sugiere que el uso de inhibidores de mTOR podria ser efi-
caz en el tratamiento de PKCD (32). Ademas, el epitelio
de los quistes hepaticos expresa altos niveles de mTOR
sugiriendo que los inhibidores de mTOR pueden ser efec-
tivos en el control del crecimiento de los quistes hepaticos
(33). Estudios realizados en numerosos modelos experi-
mentales de poliquistosis renal han mostrado que la ra-
pamicina y everolimus (inhibidores de mTOR) retrasan
el crecimiento de los quistes y protegen la funcidon renal
(33,34). Un meta-analisis reciente de la eficacia y seguri-
dad del tratamiento con inhibidores mTOR en pacientes
con PKCD concluyd que pueden disminuir el volumen
renal sin una gran mejora en la funcién renal (35); sin
embargo, no observo efecto sobre el volumen hepatico
en pacientes con PHA. En esta encuesta los inhibidores
de mTOR eran el segundo tipo de farmaco reconocido y
administrado por los encuestados, tras los anilogos de la
somatostatina.

En cuanto al tratamiento quirtrgico de los pacientes
con PHA, la percepcion de la utilidad de las distintas
técnicas invasivas quirlrgicas es pobre, sobre todo por
la transitoriedad de los beneficios. Aun asi, un tercio de
los clinicos encuestados han indicado que sus pacientes
han recibido un trasplante hepatico y/o tratamiento qui-
rirgico. El objetivo del tratamiento de la PHA es dismi-
nuir el tamano de los quistes sin comprometer la funcion
hepitica, buscando que el paciente esté asintomatico du-
rante el periodo més largo posible (3). El tratamiento de
estos pacientes consiste en la reduccion del volumen de
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los quistes mediante el abordaje percutaneo (aspiracion
y alcoholizacion) o quirlirgico (fenestracion por laparo-
tomia o laparoscopia y/o reseccidon hepatica) (36,37). Por
lo general, se intenta reservar la cirugia para los casos en
que la terapia médica no es efectiva, aunque parece ser
que en nuestro medio las técnicas quirirgicas son el tra-
tamiento de eleccion. La reseccion hepatica parcial con
fenestracion de los quistes tiene cierto éxito en algunos
pacientes con quistes sintomaticos masivos (30). A pesar
de haberse realizado recientemente varias investigacio-
nes, los resultados actuales no permiten decantarse cla-
ramente por la fenestracion laparotomica o laparoscopica
(3). No obstante, estos tratamientos son agresivos, caros
y parcialmente efectivos ya que los sintomas suelen recu-
rrir por el crecimiento de nuevos quistes o de los quistes
ya tratados. Ocasionalmente, en los casos mas graves es
necesario realizar un trasplante hepéatico o trasplante com-
binado hepatico y renal (36). La supervivencia, tanto del
injerto como del paciente, es muy elevada en pacientes
con PCLD que han recibido un trasplante hepatico (38).

En conclusion, y reconociendo las posibles limitacio-
nes de la encuesta, en nuestro medio la enfermedad PHA
se trata de una patologia poco frecuente, lo que hace que
la experiencia clinica sea reducida. Ademas, su asociacion
con otros O6rganos implica que su manejo sea compartido
entre diversos especialistas, destacando el papel del he-
patologo. El objetivo a conseguir con estos pacientes es
controlar el tamano de los quistes, siendo la ecografia la
técnica de eleccion, y que permanezcan asintoméaticos.
Para ello, se emplean diversos tratamientos farmacoldgi-
cos, como los analogos de la somatostatina o inhibidores
de mTOR, quedando la opcion quirGirgica para aquellos
refractarios al tratamiento médico.
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ANEXO. COPIA DEL CUESTIONARIO DISPONIBLE ONLINE
PARA LA REALIZACION DEL ESTUDIO

DATOS DE ENTREVISTA Y PRESENTACION
Numero de cuestionario

INCIDENCIA, PREVALENCIA Y DERIVACION DE PACIENTES

P.1. Hablemos de Prevalencia, jcudntos pacientes con poliquistosis hepatica sigue en su consulta?

No tengo experiencia en esta patologia I -> FIN ENTREVISTA
Pacientes con poliquistosis hepdtica que sigue en su consulta I R pacientes

P.2. De los pacientes con poliquistosis hepdtica que sigue en su consulta:

;Cudntos presentan enfermedad poliquistica hepatica pura? - pacientes
;Cudntos presentan enfermedad poliquistica hepato-renal? L L pacientes

P.3. Y desde el punto de vista de Incidencia, ;cudntos pacientes nuevos con poliquistosis hepatica recibe cada afio como media?

No diagndstico pacientes nuevos I > PASAR A P9.

Pacientes con poliquistosis hepatica diagnosticados cada aio L1 L pacientes

P.4. De los pacientes nuevos con poliquistosis hepatica que recibe en su consulta cada ano

;Cudntos presentan enfermedad poliquistica hepatica pura? - pacientes

;Cudntos presentan enfermedad poliquistica hepato-renal? L L pacientes

P.5. De estos pacientes nuevos que recibe con poliquistosis hepatica (P.3.), ;podria indicar cuantos pacientes se ajustan a cada
una de las frases?

1. Vienen derivados y ya diagnosticados de poliquistosis hepatica I:l I:l pacientes
2. Vienen derivados sin diagnosticar y yo los diagnostico I:l pacientes
No vienen derivados y yo los diagnostico D D pacientes
Otros (especificar) D D pacientes

(SI P.5. “Derivados” > 0 HACER P.6.)
P.6. Pensando en los pacientes que le llegan derivados (por respuestas P.5.1. y P.5.2.) (diagnosticados o no), ;podria decirme
de dénde vienen derivados?

L pacientes

Del médico de cabecera / Consulta privada de medicina general

De una consulta de Cirugia L L pacientes
De una consulta de Nefrologia L L pacientes
De una consulta de Gastroenterologia L L pacientes
De una consulta de otro Hepatélogo L1 L pacientes
Otros (especificar) L1 L pacientes

P.7. De estos pacientes nuevos diagnosticados en un afio (P.3.), ;cudntos deriva a otro médico especialista?

Nuam. de pacientes con poliquistosis hepética derivados
Ningun paciente

L pacientes
L pacientes

(SOLO SIP7 >0 %)
P.8. Y de estos pacientes derivados, ;podria decirme hacia donde los deriva?

A otro hepatélogo
A un nefrélogo

A un gastroenter6logo
Otros (especificar)

pacientes derivados
pacientes derivados
pacientes derivados
pacientes derivados

[T TT]
[T TT]
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P.9. ;Qué servicio sigue a los pacientes con poliquistosis hepatica PURA en su hospital? (MULTIRRESPUESTA)
Lo desconozco
Gastroenterologia
Cirugia
Hepatologia
Medicina Interna
Otros (especificar)
P.10 .;Qué servicio sigue a los pacientes con poliquistosis RENAL que ademds presentan poliquistosis hepatica en su hospital?
(MULTIRRESPUESTA)
Lo desconozco
Nefrologia exclusivamente
Cuando hay afectacion hepatica, y de forma conjunta, Nefrologia
y (MENCIONAR RESPUESTA P.6.)
Cuando hay afectacion hepatica, pero independientemente, -
Nefrologia y (MENCIONAR RESPUESTA P.6.) 4
Otros (especificar) 98]
P.11. ;Qué técnicas utiliza para diagnosticar la poliquistosis hepatica? -
11
12
13
4
Otros (especificar) 98
P.12. ;Qué técnicas de imagen utiliza para llevar a cabo el seguimiento a pacientes con poliquistosis hepatica?
(MULTIRRESPUESTA)
Ecografia
TC
RM
Otros (especificar) 98
PERFIL DE PACIENTES
P.13. Pensando en los pacientes con poliquistosis renal y afectacion hepdtica que trata actualmente, spodria indicarme su edad
media de diagndstico? -
Menos de 30 afios 11
Entre 30-40 afos 12
Entre 40-50 afios 13
Entre 50-60 anos 4]
Mas de 60 afios 1
P14. ;Cudl diria es la edad media de estos pacientes con poliquistosis hepdtica PURA cuando fueron diagnosticados por el clinico?
Menos de 30 afios 11
Entre 30-40 afnos 12
Entre 40-50 afios 13
Entre 50-60 anos 14
Maés de 60 anos El
P.15. Y, ;podria indicarme cuantos pacientes trata de cada género? o
Hombres - pacientes
Mujeres L pacientes
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P.16. ;Qué porcentaje de pacientes muestran antecedentes familiares directos de poliquistosis?

Menos del 25 %
Aproximadamente el 50 %
Aproximadamente el 75 %
E1 100 %

oo ]~

»
=
w»
-~

P.17. ;Qué porcentaje de pacientes con poliquistosis hepética desarrollan fibrosi

Menos del 25 %
Aproximadamente el 50 %
Aproximadamente el 75 %
El 100 %

[ [ [ ]=]

P.18. ;Qué porcentaje de pacientes muestran maltiples quistes pequefios en el higado?

Menos del 25 %
Aproximadamente el 50 %
Aproximadamente el 75 %
E1 100 %

=
og

[ Jo oo ]

P.19. ;Qué porcentaje de pacientes muestran en el higado pocos quistes pero grandes?

Menos del 25 % 1

Aproximadamente el 50 % 2
3

4]

=)

Aproximadamente el 75 %
E1 100 %

P.20. ;Ha identificado factores potencialmente pronosticos en los pacientes que trata de poliquistosis hepatica? (POSIBLE

HASTA DOS RESPUESTAS)

No, ninguno

Estrogenos: se produce una mejoria/estabilizacion de la enfermedad tras la menopausia

La funcion renal: en pacientes con poliquistosis renal cuanto menos afectada se encuentra

la funcién renal, mayor es la manifestacion hepatica

La funcion renal: en pacientes con poliquistosis renal cuanto mds afectada se encuentra

la funcién renal, mayor es también la manifestacion hepatica

Otros (especificar) Eﬂ
P.21. ;Cudles son los sintomas y complicaciones mas frecuentes que presentan los pacientes con poliquistosis hepatica?

(MULTIRRESPUESTA)

Hipertension/disnea

Dolor de espalda/ distension y molestias abdominales
Hemorragia, infeccion, rotura de los quistes u obstruccion biliar
Alteraciones Oseas (fracturas, etc.)

Otros (especificar)

P.22. ;Cudntos pacientes han fallecido en los tltimos 10 afos a causa de complicaciones derivadas de la poliquistosis hepatica?
Ninguno
Menos de 5 pacientes
De 5 a 10 pacientes
Mas de 10 pacientes
Otros (especificar)

TRATAMIENTO QUIRURGICO POLIQUISTOSIS HEPATICA

P.23. ;Cuantos pacientes con poliquistosis hepatica se han trasplantado (higado) en su servicio o unidad en los tltimos 10 anos?
Pacientes con tratamiento quirurgico I:l I:l I:l
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P.24.

P.25.

P.26.

P.27.

P.28.

P.29.

P.30.

P.31.

;Cuantos de los pacientes con poliquistosis hepatica que trata actualmente han realizado un tratamiento quirtrgico?
COMPROBAR QUE NUMERO IGUAL O INFERIOR A P1

Pacientes con tratamiento quirdrgico I:l I:l I:l

;Cual de las siguientes técnicas quirtrgicas ha indicado en sus pacientes? (MULTIRRESPUESTA)

A. Nunca he indicado cirugia

B. Aspiracion percutanea de quiste dominante
C. Esclerosis de quiste dominante

D. Fenestracion laparoscopica

E. Reseccion hepdtica parcial

E. Trasplante hepatico

De las técnicas quirtdrgicas seleccionadas en la pregunta anterior, ;cudl es su experiencia con cada una de las técnicas
quirdrgicas empleadas? (PREGUNTAR PARA CADA UNA DE LAS OPCIONES MENCIONADAS EN P.25.)

Técnicas quirtirgicas ha indicado en sus pacientes
Buena ratio beneficio / morbilidad

Mala ratio beneficio / morbilidad

Muy transitoria
Otros (especificar)

TRATAMIENTO FARMACOLOGICO POLIQUISTOSIS HEPATICA
Ahora vamos a hablar del tratamiento farmacologico de los pacientes de poliquistosis hepatica.

Pensando en el tratamiento farmacoldgico de la poliquistosis hepdtica, ;cudles son sus principales objetivos en el
tratamiento de estos pacientes?

Control sintomético

Mejora en la calidad de vida
Disminucién del volumen hepdtico
Estabilizacion del volumen hepatico
Otros (especificar)

;Podria indicar qué farmacos conoce (aunque no los haya prescrito nunca) para el tratamiento de la poliquistosis
hepdtica? (ESPONT.)

De estos tratamientos que se muestran a continuacion, ;cudles conoce? (MOSTRAR OPCIONES)

;Cudles ha utilizado en el dltimo afio? (MOSTRAR OPCIONES)

P.28. P.29. P.30.
Espontaneo Sugerido Ultimo afio

Everolimus / Afinitor®
Lanredtida / Somatulina Autogel®
Octreoétrida / Sandostatin Lar®
Sirolimus / Rapamure®

Tolvaptan / Smsca®

Otros (especificar)

En total, ;cudntos pacientes con poliquistosis hepatica tiene en tratamiento farmacoldgico en la actualidad y con qué farmaco?

Pacientes en tratamiento farmacolégico I:l I:l I:l
Ninguno en tratamiento farmacoldgico 1 >PASARAP33.
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P.32. De los pacientes que tiene en tratamiento farmacoldgico, scuantos trata con cada uno de estos firmacos? (® MOSTRAR
OPCIONES) (APARECERAN LOS PRODUCTOS MENCIONADOS EN LA RESPUESTA P.30.)

P.32. N.° pacientes

Everolimus / Afinitor®
Lanreotida / Somatulina Autogel®
Octredtrida / Sandostatin Lar®
Sirolimus / Rapamure®

Tolvaptan / Smsca®

Otros (especificar)

(HACER P.33. SI NO TIENE PACIENTES EN TRATAMIENTO FARMACOLOGICO SEGUN P.31.)

P.33. Dado que no tiene experiencia farmacoldgica con estos pacientes y, teniendo en cuenta los articulos publicados
(HABILITAR LINK A PUBMED CON LA BUSQUEDA CORRESPONDIENTE) con estos firmacos en los tltimos
afios, jconsidera la opcidn de utilizar este tipo de tratamiento?

Si

No. Explique brevemente la razén de dicha decision:

FUENTES DE INFORMACION

P.34. ;Qué fuentes de informacion utiliza para obtener informacion sobre el tratamiento de la poliquistosis hepatica?

Experiencia de otros médicos hepatélogos que conozco

Experiencia de otros médicos nefrélogos que conozco

Experiencia de otros médicos gastroenterdlogos que conozco

Experiencia de otros médicos hepatélogos que son un referente en el tratamiento de la poliquistosis
Experiencia de otros médicos nefrélogos que son un referente en el tratamiento de la poliquistosis
Experiencia de otros médicos gastroenterélogos que son un referente en el tratamiento de la poliquistosis
Asociacion Espafiola para el Estudio del higado

Otras (especificar)

EISIEYEIEN EI S

P.35. ;Diria que la encuesta le ha ayudado a ser mds consciente de la patologia?

Mucho mds consciente 1]
Bastante mds consciente 2]
Algo mas consciente 3
No me ha cambiado mi percepcion sobre la patologia 4] > PASAR A P.37.

P.36. ;En qué sentido es ahora mas consciente de la patologia?

[l

P.37. ;Hasta qué punto dirfa que la encuesta le ha hecho cambiar su perspectiva sobre la patologia?

Mucho
Bastante
Algo
Poco
Nada

> PASAR AK.1.
> PASAR AK.1.

P.38. ;En qué sentido ha cambiado su perspectiva de la patologia?

[]

DATOS DE CLASIFICACION

K.1. ;Es miembro de alguna asociacion médica?
Si
No

] ]

> PASAR A K.3.
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K.2. ;De qué asociaciones médicas es miembro? (MULTIRRESPUESTA)

Asociacion Espafiola para el Estudio del Higado
Sociedad Espaiiola de Patologia Digestiva

Otros 1 (especificar)
Otros 2 (especificar)
Otros 3 (especificar)
Otros 4 (especificar)
Otros 5 (especificar)

[n]& o[ =[]

K.3. ;Con qué frecuencia acostumbra a leer revistas médicas especializadas? (puede contestar en veces a la semana o al mes o
al afio, segin le resulte mas facil)

Veces a la semana
Veces al mes
Veces al ano

K.4. Concretamente, ;qué revistas médicas especializadas suele leer?

NESE

K.5. ;Cudntos afios hace que lleva tratando enfermedades hepaticas?

I:l I:l I:l anos

K.6. Por favor, indique cual es su especialidad
Gastroenterélogo
Cirujano
Hepatologo
Internista
Otros (especificar)

HERNE

K.7. Usted trabaja en un hospital
Primario
Secundario
Terciario

[ ][]

K.8. Su hospital estd ubicado en la provincia de

[]

K.9. La poblacion de referencia de su hospital es
<200.000 habitantes
200.000-500.000 habitantes
> 500.000 habitantes

o]

K.10. ;Podria decirme su afio de nacimiento?

L] O

K.11.Ud. es
Hombre
Mujer

MUCHAS GRACIAS POR SU COLABORACION

Fecha realizacién entrevista Dia Mes Duracidn entrevista minutos
Fecha supervision Dia Mes
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