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n los ultimos afios el numero de farmacos en desarrollo

para enfermedades renales hereditarias ha crecido expo-
nencialmente. Aunque es alentador, hemos de ser conscientes
gue no todos ellos llegaran hasta el final. Pero nos compla-
ce compartir los ensayos clinicos activos en estos momentos.
Cada ensayo tiene unos criterios de inclusién muy estrictos.
Esto quiere decir que solo algunos pacientes con esa enfer-
medad determinada los cumpliran. Si usted padece alguna de
estas enfermedades y desea participar en un ensayo clinico
debe contactar con su médico para que verifique si cumple
criterios y si es asi le dira en qué centros se realizan. Hay que
saber que en los ensayos clinicos hay pacientes que toman
el farmaco de estudio y otros toman placebo. El objetivo es
comparar qué ocurre en unos y otros para valorar la eficacia y
seguridad del farmaco. Hay que tener en cuenta que cuando
se llega a fases de incluir pacientes, el farmaco ha sido ya pro-
bado en sujetos sanos, por lo que el aspecto de la seguridad
esta razonablemente garantizado.



HERA. Estudio de fase
2, aleatorizado, doble
ciego, controlado con
placebo para evaluar
la seguridad, eficacia,
farmacodinamica y far-
macocinética de Lade-
mirsen (SAR339375) en
inyeccién  subcutanea
administrada cada se-
mana en pacientes con

ENSAYOS CLINICOS

ALXN1210-TMA-315. Se trata de un ensayo fase 3, aleatorizado
y doble ciego, para valorar el uso de Ravulizumab (anti-C5) en
pacientes adultos con microangiopatias trombéticas consideradas
secundarias:

e Causa autoinmune

e Infeccién

e Trasplante 6rgano sélido
e FArmacos

¢ HTA maligna

COMMUTE (Crovalimab). Ensayo de fase 3, multicéntrico y de bra-
Zo Unico para valorar el uso de Crovalimab (anti-C5) en pacientes
adultos y adolescentes con aHUS (sindrome hemolitico urénico

Sindrome de Alport. atipico).

DCR-PHXC-301: Un estudio abierto para eva-
luar la seguridad y eficacia a largo plazo de
la solucion DCR-PHXC para inyeccién (uso
subcutaneo) en pacientes con Hiperoxaluria
primaria.

DCR-PHXC-204: Estudio abierto de fase 2 para
evaluar la seguridad y eficacia de DCR-PHXC
en pacientes con Hiperoxaluria primaria tipo
1 02y deterioro renal grave, con o sin dialisis.

DCR-PHXC-203: Estudio multicéntrico abierto
de fase 2 para evaluar la seqguridad, farmaco-
cinética y eficacia de Nedosiran en pacientes
pediatricos desde el nacimiento hasta los 5
anos de edad con Hiperoxaluria primaria y
funcién renal relativamente intacta.

GLPG2737-CL-203. Estudio multicéntrico, exploratorio,
alea-torizado, doble ciego y controlado con placebo
para evaluar la eficacia, la seguridad, la tolerabilidad y la
farmacocinética de GLPG2737 administrado por via oral
durante 52 semanas en sujetos con Poliquistosis Renal Au-

tosomica Dominante (PQRAD).

FALCON. Ensayo en fase 3 para valorar la
eficacia y seguridad de la Bardoxolona me-
til en pacientes con enfermedad renal poli-
quistica Autosémica Dominante.

El ensayo STAGE-PKD estudiaba la eficacia y
seguridad de Venglustat en la Poliquistosis
Renal Autosémica Dominante. Se interrum-
pi6 en junio de 2021 por evidencia de falta
de eficacia.

Estudio MODIFY. Estudio multi-
céntrico, doble ciego, aleatori-
zado, controlado con placebo y
de grupos paralelos para deter-
minar la eficacia y la seguridad
de Lucerastat en monoterapia
oral en adultos con enfermedad
de Fabry.






