Ensaios Clinicos para o Tipo A

Programa Promotor Designacéio Localizacéo ensaio Modo de Administracéo Fase de Desenvolvimento Observacées + Informagéo

O ensaio de terapia genélica fase I/l utiliza um virus AAVS. A terapia é agora chamada
UX111 apés a Ultragenyx Pharmaceutical Inc. fer assumido o ensaio da Abeona em Maio de 2022.
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O ensaio da fase I/1l envolve a injecgdo subcutanea do medicamento antiinflamatério
Anakinra uma vez por dia. Recrutamento e andlise de dados estdo em curso. Melhorias de sinfomas. NCT04018755
tém sido sugeridos, relativamente ao nivel da melhoria da qualidade de vida.
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uma vez por dia estudo maior, pendente.

Medicamento antiinflamatério (ja Lundquist Institute for Biomedical
aprovado para a artrite reumatéide) Innovation

A empresa japonesa JCR Pharmaceuticals fem um ensaio clinico global, com JR-441 em pacientes com
Sanfilippo fipo A. JR-441 recebeu designagdo de medicamento érfdo pela Comissio Europeia em Janeiro de
022.

JR441 & uma terapia de subsfituicdo enzimética (ERT) que foi concebida para afravessar a barreira hemato-
encefélica para entregar a enzima ao cérebro e pode ser admini porvia i i

tratando mai os sint do Sanfilippo com feif

Dados de modelos animais Sanfilippo mostraram que a injecséo intravenosa de JR441 aumentou niveis de
enzimas no cérebro e reduziu o sulfato de heparano a niveis quase normais.

Um medicamento semelhante, JR-141, esté agora aprovado no Japéo para fratar a Sindrome de Huner, uma
forma de mucopolissacaridose (MPS) como Sanfilippo.
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Denali Therapeutics comecou um en: ico, com DNL126 em doentes com Sanfilippo fipo A.
A recrutar (EUA, North Carolina, Chapel DNL126 é uma terapia de subsituicgo enzimdtica (ERT) que foi concebida para atravessar a barreira hemato-
Hill) encefélica para entregar a enzima ao cérebro e pode ser admini por via i i

tratando os sintomas neurolégicos do Sanfilippo de forma mais eficaz.

Terapia de substituicdo enzimdtica Denali Therapeutics Terapia enzimdtica de substituicdo EUA, North Carolina, Chapel Hill Injecéo intravenosa NCT06181136




