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NUEVO ENSAYO CLINICO EN PACIENTES CON E.L.A.

NOTA INFORMATIVA DE LA UNIDAD DE E.L.A.
DEL HOSPITAL CARLOS Ill DE MADRID

Acaba de iniciarse un ensayo clinico multinacigraal determinar la eficacia
y seguridad de un nuevo farmaatexpramipexole, en 804 pacientes con
esclerosis lateral amiotréfica (ELA) de 80 centlesEEEUU, Canada, Australia
y Europa. En Espafia participanHgspital Carlos Il y La Paz de Madrid, y
los hospitales de Bellvitge y Val d’'Hebron de Bdooa. Las empresas
farmacéuticas promotoras del ensayo son las nogergzanas Biogen y Knopp.

El dexpramipexole es un nuevo farmaco que ha nuustpmopiedades
protectoras neuronalesen diversos estudios de cultivos celulares y aesna
modelo. Su efecto parece deberse aaimento de eficiencia de las
mitocondrias, las fabricas de energia celular. En los pacieote ELA las
mitocondrias de las motoneuronas, las células osasi que mueven los
musculos, sufren un considerable estrés y desgastgético que puede llevar
al colapso celular.

En un ensayo clinico preliminar de fase Il, faseeleque el primer objetivo es
determinar la tolerancia y seguridad de diferedtess de una nueva molécula,
el dexpramipexole mostr6 buena tolerancia y segdrig, ademas, una
tendencia &nlentecer el deterioro funcional y a aumentar lawgervivencia
de los pacientesa la dosis de 150 mg dos veces al dia. El ldoitaimero de
pacientes participantes y tiempo de estudio haeesgs resultados no sean
definitivos.

Por ello se realiza el actual ensayo clinico de fHsdisefiada para determinar
de forma definitiva si el dexpramipexole es bene$c o no para los pacientes
con ELA, siguiendo lasNormas Internacionales de Buena Practica en
Investigacion Clinica

Afirmaciones sobre la eficacia de un supuesto iraiato que no haya sido
estudiado siguiendo las Normas Internacionalesudan® Practica son, cuando
menos, inciertas. Por desgracia, en la ELA y essanfermedades graves, las
afirmaciones inciertas son frecuentes, y se anartcédamientos que no han
demostrado su eficacia.

Para que sea posible el analisis de resultadopalientes participantes deben
tener ciertas caracteristicas clinicas comunes]aougriterios de inclusion y
exclusion de un ensayo. Los mas relevantes ensalye actual son que el
tiempo transcurrido desde @limer sintoma de debilidad sea menor de dos
afios que la capacidad respiratoria lenta sea supafi65%, que no padezca
otra enfermedad grave que pueda interferir enagrtriento, y que sea capaz
de ingerir la medicacién por via oral. Existenostcriterios que evalua el
investigador durante la visita inicial.
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Cada paciente participante en el estudio recibbiteatamiento experimental
de 12 a 18 meseslurante los cuales debe ser evaluado en el ceatt® dos
meses por medio de escalas funcionales y medicideda fuerza muscular.
Asimismo, se le haran analisis de sangre periddiema vigilar la seguridad
del farmaco.

El dexpramipexole pertenece a un novedoso grupoaléculas que actian de
forma neuroprotectora sobre las mitocondrias, dsidas de energia celular.
Es lasegunda molécula con accion sobre la mitocondrigue se ensaya en

la ELA. La otra elesoxime, de la empresa francesa Trophos. La posible
eficacia de olesoxime en la ELA se esta estudialedole hace mas de un afio
en un ensayo de fase lll en 500 pacientes eurogedsrancia, Alemania,
Reino Unido, Bélgica y Espafa. La Unidad de ELAHIespital Carlos Il de
Madrid participa como Unico grupo espafiol siendn, 87 pacientes, el centro
con mayor numero de participantes. Sus resultaglosrdconocerse este otofio.
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