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Nuevos farmacos en el mundo

NUEVOS MEDICAMENTOS EN EL MUNDO, DURANTE EL ANO 2017
FARMACOS LABORATORIO COMENTARIOS

Cerdulatinib es un inhibidor de la tirosina quinasa (Syk) y del janus kinasa (JAK), que inhibe de forma tnica dos
Portola vias clave de sefializacién celular que promueven el crecimiento de células cancerosas en ciertas neoplasias

Cerdulatinig Pharmaceuticals ~ malignas. Se ha desarrollado para tratar pacientes con canceres hematoldgicos, especificamente aquellos que

han recidivado o que no han respondido a terapias anteriores.
. Emicizumab es un anticuerpo monoclonal anti-factor IXa and X, indicado para el tratamiento de la deficiencia

Emicizumab Roche ah -
congénita del FVIII (hemofilia A)
Tazemetostat es un potente y selectivo inhibidor de la N-EZH2 metiltransferasa; induce apoptosis y diferenciacion

Tazemetostat . . - P PR . ;

(EPZ-6438) Epizyme, Inc. e§peC|f|camente en SMARCB1 eliminando las células MRT. Esta indicado para el tratamiento de linfomas de
células B.

Telotristat e . Xermelo es una triptofano hidrolasa oral inhibidora, indicada en la terapia del sindrome carcinoide de

Pharmaceuticals, X 3 oy .
(Xermelo) Inc. diarrea en pacientes con tumores metastasicos neuroendocrinos.
- Tepotinib es un selectivo inhibidor del receptor MET de tirosia quinasa, indicado para el tratamiento de canceres
Tepotinib Merck

de higado y pulmdn

TERAPIAS AVANZADAS

Los medicamentos de terapia avanzada (MTA o Advanced Therapy Medicinal Products, ATMP) ofrecen nuevos e
innovadores tratamientos para las enfermedades. Estan basados en la terapia génica, la terapia celular somatica
o la ingenieria tisular. EI marco legal para las ATMP en la Unién Europea esta establecido en la Regulation (EC)
No 1394/2007 on advanced therapy medicinal products® que asegura el libre movimiento de estas medicinas
dentro de la Unién Europea y el acceso a los mercados. La regulacion (EC) n° 1394/2007 también establece el
nuevo Comité en Terapias avanzadas (CAT)?2 cuya responsabilidad fundamental consiste en preparar un proyecto
de opinion sobre cada nueva solicitud de medicamento de terapia avanzada planteada a la Agencia Europea de
Medicamentos, antes de que el Comité de Medicamentos de Uso Humano (CHMPB Committee for Medicinal Pro-
ducts for Human Use) de la misma adopte una opinién definitiva sobre la concesién, modificacion, suspension o
revocacion de una autorizacién de comercializacién para el medicamento en cuestion.

NUEVOS PRODUCTOS DE TERAPIAS AVANZADAS EN LOS ULTIMOS DOCE MESES,
EN LA UNION EUROPEA (EMA)

Infiltracion de linfocitos autdlogos Tratamiento del melanoma metastasico Ter:z::é«:;a::lar 17/02/2017
Médula dsea derivada de células mesenquimales Tratarmento de la enfermedad aguda del injerto contra Terapla’c.elular 05/01/2917
el huésped somatica

Antigeno quimérico anti-BCMA del receptor de células T Tratamiento del mieloma miiltiple y el linfoma de células B Terapia génica 18/11/2016
Suspension autéloga de células de la piel Tratamiento de quemaduras y heridas de la piel Ingenieria tisular ~ 18/11/2016
Tejido ad|_poso autologo derivado de células madre Tratar_mento_ de la reparacion cardiaca tras un infarto Ingenieria tisular  18/11/2016
mesenquimales de miocardio

el ose}a‘autologa TG G5 GRS i Tratamiento de la esclerosis mdiltiple Ingenieria tisular ~ 18/11/2016
hematopoyéticas

Tratamiento del cancer de préstata metastasico

Rilimogen galvacireped y rilimogen glafolivec rsistente

Terapia génica 18/11/2016

! http://ec.europa.eu/ enterprise/ pharmaceuticals/eudralex/vol-1/reg_2007_1394/reg_2007_1394_en.pdf
2 http://www.ema.europa.eu,/ htms/general/ contacts/ CAT/ CAT.html
3 http://www.ema.europa.eu/ pressoffice/cat.ntm
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NUEVOS FARMACOS

NUEVOS PRODUCTOS DE TERAPIAS AVANZADAS EN LOS ULTIMOS DOCE MESES,
EN LA UNION EUROPEA (EMA) (Cont.)

Vacuna modificada de virus Ankara codificando mucina 1 e
interleukina 2 humanas

Células T autdlogas expresando un receptor NKG2D quimérico

Combinacidn de dos plasmidos codificados por los
antigenos E6 y E7A del virus 16 y 18 del papiloma humano

Lactobacillus reuteri vivo genéticamente modificado con un
plasmido conteniendo el gen humano CXCL12

Fraccion de células humanas autdlogas de estroma vascular y
células madre autélogas derivadas del mesénquima adiposo

Vector viral adenoasociado serotipo 8 codificador de gen
humano de glucosa-6

Vector viral adenoasociado serotipo 2 codificador del gen
humano de L-aminoacido decarboxilasa

Cultivo ex-vivo de células progenitoras de sangre de corddn
umbilical humano

Células progenitoras heterdlogas derivadas de higado
humano adulto

Fibroblastos autdlogos expandidos in vitro

Concentrado de médula dsea autdloga

Virus de Epstein-Barr alogénico de linfocitos T citotdxicos

Células autdlogas expandidas ex vivo reguladores de
linfocitos T

Virus adenoasociado codificador de genes de los canales de
rodopsina en algas

Células madre mesenquimales aisladas de la médula dsea
autéloga

Concentrado derivado de células mononucleares de médula
autéloga

Cultivo de fibroblastos autélogos

Cultivo de células madre autdlogas adiposas mesenquimales

Cultivo de queratinocitos autélogos

Cultivo de melanocitos autélogos

Cultivo de células madre autélogas musculares

Lineas celulares alogénicas genéticamente modificadas de tumor
pancreatico estimulantes de la secrecion del factor de macréfagos

Suspension de costras de quemaduras y tejido quemado de
células de tejido adiposo obtenidos quirtirgicamente

Tratamiento del cancer avanzado de pulmén de células
no pequefias y no escamosas

Tratamiento de varios tipos de tumores

Tratamiento del HPV-16y 18

Tratamiento de las lesiones crénicas de piel en
pacientes diabéticos

Tratamiento de la piel laxa senil

Tratamiento de la enfermedad tipo la de almacenamiento
de glucdgeno (enfermedad de von Gierke)

Tratamiento de la enfermedad de Parkinson

Tratamiento de pacientes bajo trasplante de células
progenitoras hematopoyéticas

Tratamiento de las enfermedades fibroinflamatorias
del higado

Tratamiento de cicatrices de diferentes etiologias
(postraumaticas, postquirdrgicas, etc.)

Tratamiento de la isquemia de extremidades sin
opcion quirdrgica

Tratamiento del virus de Epstein-Barr. Virus asociado al
postrasplante en trastornos linfoproliferativos

Tratamiento de la diabetes tipo 1

Tratamiento de la rinitis pigmantosa

Tratamiento de enfermedades neuroldgicas en nifios
(encefalopatias, epilepsia y lesion de médula espinal)

Tratamiento de la isquemia crdnica de miocardio con
disfuncién ventricular izquierda

Tratamiento del pie de diabético, ulceras venosas y
cicatrices del acné

Tratamiento de heridas no cicatrizadas

Tratamiento de heridas no cicatrizadas, quemaduras y
tlceras tropicales

Tratamiento del vitiligo

Tratamiento de las incontinencias fecales y urinarias y
lesiones masculo-esqueléticas

Tratamiento del cancer de pancreas

Tratamiento de quemaduras
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Terapia génica

Terapia génica

Terapia génica

Terapia génica

Ingenieria tisular

Terapia génica

Terapia génica

Ingenieria tisular

Ingenieria tisular

Ingenieria tisular

Ingenieria tisular

Terapia celular
somatica

Terapia celular
somatica

Terapia génica

Ingenieria tisular

Ingenieria tisular

Ingenieria tisular

Ingenieria tisular

Ingenieria tisular

Ingenieria tisular

Ingenieria tisular

Terapia génica

Ingenieria tisular

18/11/2016

20/10/2016

20/10/2016

20/10/2016

20/10/2016

14/09/2016

14/09/2016

14/09/2016

14/09/2016

15/07/2016

15/07/2016

23/06/2016

23/06/2016

23/06/2016

23/06/2016

26/05/2016

26/05/2016

26/05/2016

26/05/2016

26/05/2016

26/05/2016

05/04/2016

05/04/2016
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NUEVOS PRODUCTOS DE TERAPIAS AVANZADAS EN LOS ULTIMOS DOCE MESES,
EN LA UNION EUROPEA (EMA) (Cont.)

Cultivo de keratinocitos y suspension de costras de

quemaduras y tejido quemado de células de tejido adiposo

Tratamiento de quemaduras

obtenidos quirdrgicamente sembrado en una matriz acelular

Células autélogas de estroma vascular y células madre

autélogas adiposas

Tratamiento de los queloides de escaras

Ingenieria tisular

Ingenieria tisular

05/04/2016

05/04/2016

NUEVOS MEDICAMENTOS HUERFANOS

Los medicamentos huérfanos son aquellos que sirven para diagnosticar, prevenir o tratar enfermedades raras de
caracter muy grave o con riesgo para la vida. En la Unién Europea, la calificacion de enfermedad rara se aplica a
todas aquellas que no afectan a mas de 5 de cada 10.000 personas. La designacion de un medicamento como
huérfano no garantiza su uso en la condicion designada y no implica necesariamente que el producto satisfaga
los criterios de eficacia, seguridad y calidad necesarios para la concesion de la autorizacion de comercializacion.
Como para cualquier medicamento, estos criterios s6lo pueden ser evaluados una vez que la solicitud de autori-

zacion de comercializacién haya sido presentada.

MEDICAMENTOS HUERFANOS AUTORIZADOS EN LA UNION EUROPEA (EMA) EN LOS ULTIMOS DOCE MESES

FECHA

Acido 2,2"-{2-[(1R)-1-({[(2,5-
diclorobenzoyil)amino]acetil}jamino)-3-
metilbutil]-5-oxo-1,3,2-dioxaborolano-4,4-
diil}diacético (Ninlaro®)

Olaratumab (Lartruvo®)

Células T alogénicas modificadas genéticamente
con un vector retroviral que codifica una forma
truncada del receptor de baja afinidad del factor
de crecimiento nervioso (ALNGFR) humano y la
timidina quinasa del virus del Herpes simplex |
(HSV-TK Mut2) (Zalmoxis®)

Lenalidomida (Revlimid®)

Daratumumab (Darzalex®)

Proteina recombinante de fusion consistente
en el factor IX de coagulacion humano unido
a la zona Fc de IgG1 humana (Alprolix®)

Proteina recombinante de fusion ligada
al factor IX de coagulacion humano con
albimina humana (Idelvion®)

1-{3-[3-(4 clorofenil) propoxi]propil}
piperidine (Wakix®)

Factor X de coagulacion humano (Coagadex®)

Gliceril tri-(4-fenilbutirato) (Revicti®)

Gliceril tri-(4-fenilbutirato) (Revicti®)
Gliceril tri-(4-fenilbutirato) (Revicti®)
Gliceril tri-(4-fenilbutirato) (Revicti®)
Gliceril tri-(4-fenilbutirato) (Revicti®)

Gliceril tri-(4-fenilbutirato) (Revicti®)

Tratamiento del mieloma miiltiple

Tratamiento del sarcoma de tejidos blandos

Tratamiento adjunto en el trasplante de células
hematopoyéticas

Tratamiento del linfoma de células del manto

Tratamiento del mieloma

Tratamiento de la hemofilia B

Tratamiento de la hemofilia B

Tratamiento de la narcolepsia

Tratamiento de la deficiencia heriditaria de factor X

Tratamiento de la deficiencia de carbamoil
fosfato sintasa

Tratamiento de la deficiencia de ornitina
carbamoil transferasa

Tratamiento de la citrulinaemia tipo |
Tratamiento de la aciduria arginosuccinica
Tratamiento de la hiperargininemia

Tratamiento de la deficiencia de ornitina translocasa
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Takeda Pharma A/S

Eli Lilly Nederland B. V.

MolMed S.p. A.

Celgene Europe Limited

Janssen-Cilag International

Biogen Idec Limited

CSL Behring GmbH

Bioprojet Pharma
Bio Products Laboratory
Horizon Therapeutics Limited
Horizon Therapeutics Limited
Horizon Therapeutics Limited
Horizon Therapeutics Limited
Horizon Therapeutics Limited

Horizon Therapeutics Limited

23/11/2016

11/11/2016

23/08/2016

12/07/2016
24/05/2016

13/05/2016

13/05/2016

04/04/2016
18/03/2016
01/12/2015
01/12/2015
01/12/2015
01/12/2015
01/12/2015
01/12/2015




NUEVOS FARMACOS

MEDICAMENTOS DESIGNADOS COMO HUERFANOS EN LA UNION EUROPEA (EMA)

EN EL MES DE ENERO DE 2017

Acido (6aR, 10aR)-3-(1’,1"-dimetilheptil)-delta-8-
tetrahidro-cannabinol-9-carboxilico
Acido 3-pentilbenzeneacético

Acido 5-aminolevulinico

Antroquinonol

Células denditricas autdlogas incubadas ex vivo con
zebularina y factor VIl

Fluticasona

Linea de células humanas de hepatoma HepaRG en
higado bioartificial

Leuprorelina

Hidroxicloroquina

Pentosano
Pr-D-Cys-Met-Pip-Arg-Leu-Arg-Sar-Cys-Lys-Arg-Pro-
Tyr-Tle-Leu-OH

Vector viral recombinante serotipo 9 adenoasociado
conteniendo el humano N-alfa-acetilglucosaminidasa

IgG recombinate degradadora de enzimas de
Streptococcus pyogenes

Trans-resveratrol

Tratamiento de la esclerosis sistémica
Tratamiento del sindrome de Alstrdm
Diagndstico del glioma

Tratamiento del cancer de pancreas
Tratamiento de la hemofilia A
Tratamiento de la esofagitis eosinofilica

Tratamiento del fallo agudo de higado
Tratamiento del hipogonadismo congénito

Tratamiento del sindrome de antifosfolipidos
Tratamiento de la cistitis intersticial

Tratamiento de la asfixia perinatal
Tratamiento del sindrome Sanfilippo B

Prevencion del rechazo tras el trasplante de drganos sélidos

Tratamiento de la ataxia espinocerebral

TMC Pharma Services Ltd

ProMetic Pharma SMT Limited

Centre Hospitalier Universitaire
de Lille

Biological Consulting Europe Ltd
Idogen AB

Adare Pharmaceuticals stl
Hep-Art Medical Devices BV

Stichting Centre for Human Drug
Research (CHDR)

Centre Hospitalier Universitaire
d’Angers
Kyoto Tech Limited

VECT-HORUS
Ser-mes Planificacion SL

Hansa Medical AB

Luis Pereira de Aimeida

PUBLICACIONES Y PAGINAS WEB DE INTERES

A) Instituciones y redes espanolas

INSTITUTO DE SALUD CARLOS 11l (MINISTERIO DE CIENCIA E INNOVACION):
— INSTITUTO DE ENFERMEDADES RARAS:
http://www.isciii.es/htdocs/centros/enfermedadesraras/enfermedadesraras_presentacion.jsp
— CIBERER (Centro de Investigacion Biomédica en Red de Enfermedades Raras):
http://www.isciii.es/htdocs/centros/enfermedadesraras/enfermedadesraras_presentacion.jsp

INSTITUTO DE MAYORES Y SERVICIOS SOCIALES (IMSERSO, MINISTERIO DE SANIDAD, POLITICA SOCIAL E IGUALDADY:

http://www.imserso.es/imserso_01/index.htm
FEDERACION ESPANOLA DE ENFERMEDADES RARAS (FEDER)

www.enfermedades-raras.org

— ASOCIACIONES DE PACIENTES EN ESPANA:
http://www.feder.org.es/asociaciones_listado.php

B) Instituciones y redes europeas

AGENCIA EUROPEA DE MEDICAMENTOS. APARTADO DE MEDICAMENTOS HUERFANOS (INGLES):
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/special_topics/general/general_content_000034.jsp&murl=menus/

special_topics/special_topics.jsp&mid=WC0b01ac058002d4eb&jsenabled=true

COMISION EUROPEA: WEB OFICIAL DE LA COMISION EUROPEA SOBRE ENFERMEDADES RARAS Y MEDICAMENTOS

HUERFANOS (ESPANOL).

http://ec.europa.eu/health/rare_diseases/policy/index_es.htm

ORPHANET: PORTAL DE INFORMACION OFICIAL DE LA UNION EUROPEA SOBRE ENFERMEDADES RARAS Y MEDICAMENTOS

HUERFANOS (ESPANOL).

http://www.orpha.net/consor/cgi-bin/index.php?Ing=ES

FURORDIS: FEDERACION EUROPEA DE ASOCIACIONES DE PACIENTES CON ENFERMEDADES RARAS (ESPANOL).

http://www.eurordis.org/es

C) Otras instituciones y redes internacionales

FOOD & DRUG ADMINISTRATION (FDA, ESTADOS UNIDOS). APARTADO DE MEDICAMENTOS HUERFANOS (INGLES):

http://www.fda.gov/ForIndustry/DevelopingProductsforRareDiseasesConditions/default.htm

PHARMACEUTICALS & MEDICAL DEVICES AGENCY. AGENCIA DE MEDICAMENTOS Y DISPOSITIVOS MEDICOS, DE JAPON (INGLES):
http://www.pmda.go.jp/english/index.html
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