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Ref: Estudio COAV101A12301 — STEER. “Estudio aleatorizado, controlado con terapia simulada,
doble ciego, para evaluar la eficacia y la sequridad del OAV101 intratecal en pacientes con atrofia
muscular espinal (AME) de tipo 2 de aparicien tardia que tienen 22 a <18 afos de edad, no han
recibido tratamiento previo, se pueden sentar y no caminan.”

Reciban un cordial saludo de mi parte. Quisiera informarle que actualmente el Hospital Universitario
San Ignacio (HUSI) esta llevando a cabo el estudio OAVI01A12301 - STEER. "Estudio aleatorizado,
controlado con terapia simulada, doble ciego, para evaluar la eficacia y la seguridad del OAV101
intratecal en pacientes con atrofia muscular espinal (AME) de tipo 2 de aparicidn tardia que tienen
22 a <18 afos de edad, no han recibido tralamiento previo, se pueden sentar y no caminan”
paftrocinado por NOVARTIS en el cual participo como Investigador Principal.

El proposito de este estudio es comparar la eficacia del OAV101 intratecal frente al control con
placebo y medir los cambios de la funcién motora de los pacientes.

Por o anterior, quisiera invitarla a que si alguno de sus pacientes cumple con los erilerios principales
de eleccién le agradeceria se comunigue con los datos registrados al final de esta comunicacion.

Criterios de Inclusion:
+ Diagnostico confirmado o sospecha diagnostica de Atrofia Muscular Espinal.
« El paciente no debe haber recibido tratamiento previo con ninguna lerapia dependiente de
SMM,
» Edad entre 22 anos y <18 anos de edad.
+ Inicie de signos y sintomas clinicos a los 26 meses de edad

Si desea conocer mas informacion relacionada con el protocolo, por favor comuniquese con:

« Dr. Fernando Sudrez Obando, Investigador Principal. Teléfono 601 5246161 Ext. 2473 e-
mail: fsuarez@huslog.co
» Dr. Adriana Tibaduiza, Sub Investigadora. Teléfono 3138719895, e-mail
i A \
» Katherine Casfrillon, Coordinadora del Estudio. Teléfono 3123778139, e-mail:
kovelez@husi.org.co
Les pacientes o familiares que quieran dejar sus datos de contacto también pueden acceder a la
siguiente direccion web: Formulario.

Agradezco de antemano y quedo atento a cualquier respuesta ylo comentario.

Cordialmente,

AR o
Dr. Fel ando

Investigador Principal STEER
Hospital Universitario San Ignacio
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DECOAV101A12301

es el nombre del estudio clinico
de fase lll patrocinado por
Novartis INICIADO EN EL 2021,
para evaluar la eficaciay
seguridad de OAV-101 en
pacientes con atrofia muscular
espinal (AME) tipo 2y 3.

Algunos de los Criterios de inclusion

Diagnéstico confirmado o sospecha

>,§( diagnostica de Atrofia Muscular Pacientes con un peso corporal > 10
Espinal. %f kg y < 60 kg en el momento de la

firma del consentimiento informado
El paciente no debe haber recibido
>)§f tratamiento previo con ninguna

terapia dependiente de SMN. Pacientes con un estado general
%( aceptable, definido como una
Edad entre >2 afios y <18 afios de puntuacién = 3 en la escala Lansky o
>§{ edad Karnofsky segun la edad.
Inicio de signos y sintomas clinicos a >§{ Debe poder sentarse y no caminar

ﬁ{ los =6 meses de edad
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El objetivo principal de este
estudio es medir el cambio en
la puntuacion de la versién
ampliada de la escala
Hammersmith para la funcién
motora (HFMSE) a los 12 meses
después del tratamiento con
OV101A12301

NOVARTIS

Algunos de los Criterios de Exclusion

Pacientes con evidencia clinica o radiolégica
de hidrocefalia, anomalias estructurales del

’\/g sistema nervioso central o enfermedades

neurolégicas concurrentes que puedan
interferir con la evaluacién del estudio.

Pacientes con antecedentes de reaccién
alérgica grave a cualquier componente de

>§{ OAV-101 IT o a otros productos derivados de %

baculovirus o Spodoptera frugiperda (gusano
cogollero).

Pacientes  con infeccién  activa  por
citomegalovirus (CMV), virus de Epstein-Barr

>§< (EBV), virus herpes simple (HSV), virus varicela- %ﬁ

zo6ster (VZV), virus del papiloma humano
(HPV), virus de la hepatitis B (HBV), virus de la
hepatitis C (HCV) o virus de la
inmunodeficiencia humana (VIH).

Pacientes con antecedentes de malignidad
activa o en remisién en los Gltimos 5 afios,
excepto carcinoma basocelular o
espinocelular tratado localmente.

Pacientes con antecedentes de trasplante de
6rganos  solidos o  células  madre
hematopoyéticas.

Pacientes con antecedentes o evidencia actual
de enfermedad hepatica significativa, definida
como una elevacién persistente (> 6 meses) de
las transaminasas séricas (AST y/o ALT) > 3
veces el limite superior de la normalidad (ULN)
o una bilirrubina total > 2 veces el ULN



https://www.redaccionmedica.com/secciones/industria/novartis-inicia-un-estudio-fase-3-en-pacientes-con-atrofia-muscular-espinal-3229
https://www.redaccionmedica.com/secciones/industria/novartis-inicia-un-estudio-fase-3-en-pacientes-con-atrofia-muscular-espinal-3229
https://www.redaccionmedica.com/secciones/industria/novartis-inicia-un-estudio-fase-3-en-pacientes-con-atrofia-muscular-espinal-3229

Estudio Clinicos
ATROFIA MUSCULAR ESPINAL
en Colombia

FUNDACION ATROFIA MUSCULAR ESPINAL
DE COLOMBIA SARA Y SOFIA
(Famecol S&S)

FAMECOL ..

Fundacén Alrofia Muscuier Esoinal Colombis Sara y Bofia

Email
registrodepacientes@famecolombia.org

teléfono
+57 316 8531503

www.famecolombia.org

LA S S
investigadores del estudio

Dr. Fernando Suarez-Obando.
Investigador Principal.

Teléfono 601 5946161 Ext. 2473
e mail: fsuarez@husi.org.co

Dr. Adriana Tibaduiza.

Sub Investigadora.

Teléfono 3138719895,

e-mail: altibaduiza@husi.org.co

Katherine Castrillon.

Coordinadora del Estudio. o o
Teléfono 3123778139, Mas informacion sobre el ensayo

esta disponible en
https://www.novartis.com/clinicaltrials/NCT050
89656

e-mail: kevelez@husi.org.co
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