Ensaios Clinicos para o Tipo B

Programa Promotor

Spruce Biosciences (ex programa da

Terapia de substituicdo enzimdtica Proee :
Biomarin: ex- Allievex)

Terapia de substituigéo enziméti JCR Ph ical

Terapia de substituigéo enziméti JCR Ph ical

Estudo de Cannabidiol em sindrome de  Lundquist Institute for Biomedical
Sanfilippo (Epidiolex) Innovation (UCLA California)

Designacéo Localizacdo ensaio

Ensaio para tipo B utiliando Tralesinidase Colombia, Alemanha, Espanha, Taiwan,
Alfa - Fase I/Il. Ex- AX250 Turquia, EUA e Reino Unido

Terapia enzimética de substituicéo - Fase

1/11-JR 446 Jopgo

Terapia enzimdtica de substituicdo - Fase EUA (California, Pensilvénia, Virginia),
I/I1-JR 446 Alemnaha, Reino Unido

EUA, California

Modo de Administracéo

Adnministracdo semanal diretamente no
liquido cefalorraquidiano (LCR) do
cérebro, atarvés de um catéter
implantado sob o couro cabeludo.

Injecgo intravenosa

Injecdo intravenosa

Oral

Fase de Desenvolvimento

Completo. Fechado. Spruce Biosciences
comprou o programa & empresa
Allievex. Programa Early Access
Treatment nos EUA.

A recutar (Japgo) Fase I/11

Ativo. Ainda néo estd a recrutar.

Ativo. A recrutar.

+ Informagéo

Observagdes (clinical trial.gov)

O ensaio da «m |/|| envolve uma terapia de subsfiisgo enzimdiica para Sanfiippo fipo B chamada
no CSF u'ruvus de um cateter.

Osniveis de sulfme de heparano diminuiram, e a estabilizasdo ou melhoria do cognitiv
tom sido abservada om aionsas mois novos
Osefeito ériosfo i o modo de G0 da terapia. Aferapia estd pendente
de aprovagdo pel ladores (FDA). A Spruce Biosceinces abriu um Programa d Acesso Precoce (EAP) NCI07/33850
que fona acesso & tralesinidase alfa (TA) por via i =

tipo IlIB. Serdo recrutad 10 partic o méximo, 3 centros

nos EUA, que seréo fratados com TA uma vez por semana através de infusdo intracerebral (ICV) durante um
periodo de até aproximadamente 52 semanas, ou até que o TA se forne comercialmente disponivel

A empresa japonesa JCR Pharmaceuticals iniciou um ensaio clinico, com JR-446 em pacientes com Sanfilippo

tipo B.
JR446 & uma terapia de subsiisgo enziméiica (ERT) quefoi concebida para atravesar a barrera hemto-
encefdlica para enfregar a enzima ao cérebro e pode ser por via int

. " . iy clinical development
tratando os sintomas do Sanfilippo com feit e
Dados de modelos animais Sanflippo mostraram que a injecsdo intravenosa de JR441 aumentou niveis de

enzimas no cérebro e reduziu o sulfato de heparano a niveis quase normais.
Um medicamento semelhante, JR-141, estd agora upqudo no Japéo para tratar a Sindrome de Hunter, uma

forma de muconolissacaridose (MPS Ill como Sanfilio:
R 'empresa japonesa JCR Pharmaceuticals inciou um ensaio clinico, com JR-446 em pacientes com Sanilippo

tipo B.

JR446 6 uma terapia de substtisso enziméica (ERT) que foi concebida para atravessar a barreira hemato-
encefalica para entregar a enzima ao cérebro e pode ser
tratando mai: os sintomas égicos do Sanfilippo com
Dados de modelos animais Sanflippo mostraram que a injecsdo intravenosa de JR441 aumentou niveis de
enzimas no cérebro e reduziu o sulfato de heparano a niveis quase normais.

Um medicamento semelhante, JR-141, estd agora aprovado no Japéo para tratar a Sindrome de Hunter, uma

forma de muconolissacaridose (MPS Il) como Sanfiliopo.
Tratase de um ensaio dlinico de Fase Il/lil do medicamento sujeito a receita médica Epidiolex [uma forma de

canabidiol (CBD) sujeita a receita médica]. O objefivo deste ensaio clinico é testar o canabidiol na sindrome
de Sanfilippo. As principais questdes que se prefende responder sGo: 1) deferminar a seguranga do canabidiol
na sindrome de Sanfilippo e 2) explorar a eficacia do canabidiol no tratamento dos sintomas
nevrocomportamentais e
dos resultados funcionais da sindrome de Sanfilippo.

NCT07640984

NCT06333041




