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Medicamento Perfil de Seguridad Clínica 

AVXS-101 (AveXis) Los resultados de un estudio de fase 1 en pacientes AME tipo I demuestran que AVXS-101 parece ser bien 
tolerado, con un perfil de seguridad favorable1. 

SPINRAZA (Biogen) SPINRAZA demostró un perfil de seguridad favorable en las fase 1-3 de los ensayos clínicos 2,3. Para obtener 
información adicional sobre seguridad, consulte la información de prescripción de SRINRAZA4 

RG7916 (Roche) Los estudios clínicos en voluntarios sanos y pacientes con AME demostraron que RG7916 era seguro y bien 
tolerado en todas las dosis estudiadas5,6 

branaplam (Novartis) Actualmente se está realizando un estudio de Fase 1/2 en pacientes con AME tipo I que evalua la seguridad 
del branaplam (LMI070) 7. 

olesoxime (Roche) En un ensayo clínico de Fase 2 en pacientes con AME tipo 2 y  y AME tipo 3 no ambulatorios, se encontró que 
el olesoxima era segura a las dosis estudiadas durante la duración del ensayo8.  

CK-2127107 (Cytokinetics) Se han completado cinco estudios de Fase 1 del CK-2127107 y no hubo complicaciones de seguridad basadas 
en datos de exposición en voluntarios sanos9 

Medicamento Población de pacientes y estatus de desarrollo 

AVXS-101 (AveXis) Un estudio de fase 1 en pacientes tipo I está en curso10; Planes de iniciar un estudio de Fase 1 a través de la 
administración intratecal en pacientes de Tipo II y un ensayo fundamental en pacientes de Tipo I por vía 
intravenosa1. Algunos pacientes pueden no ser elegibles para la terapia de transferencia génica debido a los 
anticuerpos preexistentes para el virus AAV910,11,12 

SPINRAZA (Biogen) Aprobado para todos los tipos de pacientes AME en EE.UU., E.U., Japón y Canadá después de un ensayo 
controlado por simulacro. Está disponible un programa de acceso ampliado para pacientes de Tipo I13,14,15.  

RG7916 (Roche) Actualmente se está probando en ensayos de Fase 2 en pacientes con Tipo I, II, III16 

Branaplam  (Novartis) Actualmente se está probando en el ensayo de fase 1/2 en pacientes tipo I 7. 

Olesoxime (Roche) Se completó el ensayo de fase 2 en pacientes de Tipo II y III8. 

CK-2127107 (Cytokinetics) En la actualidad se está examinando en pacientes de Tipo II, III, IV en  ensayo fase 217. 
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SPINRAZA, RG7916 y branaplam modulan el empalme del ARN de SMN2 para aumentar la inclusión del 
exón 7 y da como resultado un aumento en la cantidad de proteína SMN funcional producida a partir de 
la transcripción de SMN220,21,22,23. 

El fármaco actúa a través de un mecanismo para aumentar los niveles de proteína SMN. La AME es 
causada por los niveles reducidos de proteína SMN.  

AXVS-101 utiliza un virus adeno-asociado no patógeno (AAV9) que contiene el transgén SMN118. El virus 
está diseñado para administrar el gen a las células y proporciona una expresión constitutiva, a largo 
plazo de SMN19.  

El fármaco actúa a través de un mecanismo que no aumenta los niveles de proteína SMN 

Los neuroprotectores protegen contra las lesiones neuronales o la degradación. Olexosime es un 
neuroprotector. Su mecanismo de acción no se entiende completamente, pero probablemente actúa 
sobre las proteínas mitocondriales, impidiendo la permeabilidad excesiva de la membrana mitocondrial 
en condiciones de estrés8,24.  El olesoxime no aumenta los niveles de SMN. 
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CK-2127107 es un activador rápido de la troponina del músculo esquelético (FSTA) que amplifica la 
respuesta de ciertas fibras musculares en respuesta a la activación de las neuronas motoras25. CK-
2127107 no aumenta los niveles de SMN. 

La administración intratecal es una vía de administración de fármacos en el líquido cefalorraquídeo que 
rodea la médula espinal y el cerebro a través de una punción lumbar realizada en la parte inferior de la 
espalda. Puede resultar en efectos secundarios tales como dolor de cabeza, dolor de espalda y fuga de 
líquido cefalorraquídeo transitoria o persistente. En algunos casos, la escoliosis podría dificultar el éxito 
de la administración intratecal y puede requerir imágenes especiales durante el procedimiento26. La 
anestesia / sedación intravenosa (IV), inhalada o local se utiliza habitualmente para punciones lumbares, 
y la administración se realiza en un hospital o clínica. Los ASO tienen dificultades para cruzar la barrera 
hematoencefálica hacia el sistema nervioso central (SNC) donde residen las neuronas motoras27,28. 

La administración intravenosa es una vía de administración de fármacos a través de una vena 

Terapia Génica 

La administración oral es una vía de administración en la que se toma un fármaco a través de la boca 

La terapia génica es una técnica experimental para tratar o prevenir la enfermedad mediante la 
inserción de un gen en las células de un paciente29. 



Glosario  

Sistémico 

SNC solamente 

Un oligonucleótido antisentido es un polímero de ácido nucleico corto (usualmente de 25 nucleótidos o 
menos) que se une a la secuencia de ARN específica de un gen diana. Los ASO se producen por síntesis 
química. 

SNC solamente significa que el fármaco se distribuye principalmente en el sistema nervioso central 
(cerebro y médula espinal). La distribución de SPINRAZA está restringida principalmente al SNC..  

Sistémico significa que el fármaco se distribuye por todo el cuerpo, incluyendo el SNC, en lugar de 
restringirse a un solo órgano / tejido. RG7916, branaplam, olexosime, AVXS - 101 y CK - 2127107 tienen 
distribución sistémica1,5,7,8,17,23,30. 

ASO 

Una molécula pequeña es un compuesto orgánico de bajo peso molecular que puede unirse y alterar la 
actividad o función de proteínas, ADN o ARN. La mayoría de los fármacos terapéuticos son pequeñas 
moléculas. Las moléculas pequeñas se producen por síntesis química. 

Molécula 
Pequeña 
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