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Objetivos del estudio: Cambio en la hiperfagia de pacientes con Síndrome de Prader-Willi (SPW) desde el 
inicio del diazóxido colina de liberación prolongada utilizando el Hyperphagia Questionnaire for Clinical Trials 
(HQ-CT). Otros objetivos fueron la puntuación de la impresión global de mejora clínica, los cambios en la 
composición corporal, comportamiento y hormonas.  
 
Población de estudio: Estudio DESTINY PWS, de 13 semanas de duración, fase 3, randomizado, doble ciego, 
controlado con placebo, 127 participantes con SPW a partir de 4 años con hiperfagia, asignados 2:1 a diazóxido 
colina de liberación prolongada en comprimido (DCCR) o placebo.   
 
Resultados: DCCR no mejoró significativamente la hiperfagia vs placebo −5,94 [0,879] vs −4,27 [1,145]; 
P=0,198), pero en los participantes con hiperfagia grave sí la mejoró (LSmean [SE] −9,67 [1,429] vs −4,26 
[1,896]; P=0,012). Dos de los objetivos secundarios mejoraron (La impresión global de mejora clínica [CGI-I]; 
P=0,0029; y la masa grasa; P=0,023). En el análisis de los resultados generados pre-COVID, sí mejoró la 
hiperfagia (HQ-CT; P=0,037) y todos los demás objetivos secundarios (CGI-I; P=0,015; la impresión de cambio 
por parte del cuidador; P=0,031; y la masa grasa P=0,003). En general, DCCR fue bien tolerado con 83,3 % de 
efectos adversos en el grupo de DCCR y 73,8% en el grupo placebo (no significativo)  
 
Limitaciones: La falta de cuestionarios que reflejen claramente la hiperfagia y obsesión por la comida en estos 
pacientes, la pandemia dificultó el seguimiento y la vida cotidiana habitual de estos pacientes. 
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Conclusiones principales y opinión personal: DCCR no disminuyó global y significativamente la hiperfagia 
como objetivo primario, sin embargo, sí la disminuyó en los participantes con hiperfagia grave en el análisis 
pre-COVID, también mejoró la composición corporal.  
En mi opinión, el número de participantes de este estudio es considerable, teniendo en cuenta que se trata 
de una enfermedad rara. La falta de mejora del cuestionario de hiperfagia contrasta con la impresión de 
mejora por parte de los cuidadores. 
 
Aplicabilidad clínica y perspectivas de investigación derivadas del estudio: Este estudio tiene una gran 
aplicabilidad clínica, a pesar de los resultados poco espectaculares. Se están diseñando nuevas fases para 
completar el desarrollo del fármaco. 

Resumen para la población general: DCCR es un medicamento diseñado para contrarrestar el hambre tan 
exagerado que tienen los pacientes con SPW, en este estudio participaron un número considerable de 
pacientes de 8 años o más y solo se observó una mejora del hambre medido con el cuestionario HQ-CT en 
aquellos que tenían una puntuación considerada grave. También mejoró la composición corporal y la 
impresión de mejora global. La pandemia distorsionó un poco la evolución de los resultados.  
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