RESUMEN PROYECTO:

Ensayo clinico en fase l/ll de utilizacion de las células madre de médula
Osea autologas en pacientes con Esclerosis Lateral Amiotréfica (E.L.A).
“Fase de ampliacién”

(Ref: Cédigo de ensayo clinico: CMN/ELA. EudraCT number: 2006-003096-12. N° de
identificacion en el ClinicalTrials.gov: NCT 01254539. http:/clinicaltrials.gov/ct2/ show/
NCT012545397?term=Amyotrophic+Lateral+Sclerosis&rank=4

LUGAR DE EJECUCION:

Hospital Universitario Virgen de la Arrixaca. Murcia. Hospital General Universitario Morales
Meseguer. Murcia.

FECHA DE EJECUCION:

Inicio: Octubre 2010
Fin: Octubre 2014

OBJETIVO:
1. Objetivo principal

Analizar la seguridad y eficacia de la administracion intramedular e intratecal de células
mononucleadas de médula ésea autélogas, en el tratamiento de pacientes con Esclerosis lateral
amiotrdéfica de inicio medular.

2. Objetivos especificos o secundarios:

2.1 Determinar la seguridad de la administracion intramedular e intratecal de las células de
médula 6sea autologas.
- Ausencia de acontecimientos adversos graves relacionados con el procedimiento.
- Tasa de acontecimientos adversos no graves.

2.2 Determinar la capacidad de las células de médula ésea autdlogas de ralentizar o mejorar la
evolucioén de los pacientes con Esclerosis Lateral Amiotrofica.
- Disminucion del ritmo de pérdida de fuerza de la musculatura respiratoria valorado con
estudio respiratorio y neurofisiolégico.
- Aumento del tiempo hasta la ventilacion respecto al grupo control.
- Disminucion del ritmo de progresion de la enfermedad valorado con las escalas
neurolégicas respecto al grupo control.

METODOLOGIA:
PACIENTES y METODO

63 pacientes con Esclerosis Lateral Amiotréfica de debut medular.
Criterios de inclusion*

- Diagnoéstico definido de acuerdo con los criterios establecidos por la World

- Federation of Neurology (World Federation of Neurology Research Group on
Neuromuscular Diseases 1994).

- Duracién de la enfermedad comprendida entre 6 y 36 meses.

- Inicio medular de la enfermedad.

- Edad comprendida entre los 18 y los 70 anos.

- Capacidad vital forzada 250%.

- Porcentaje del tiempo total de suefio con desaturaciones de oxigeno por debajo del 90%

- inferior o igual al 5% (CT90 entre 0 y 2))

- Paciente que ofrezca garantias suficientes de adhesion al protocolo.


http://clinicaltrials.gov/ct2/
http://clinicaltrials.gov/ct2/

* Es necesario que cumpla todos los criterios de inclusion
Criterios de exclusion

- Enfermedad neuroldgica o psiquiatrica concomitante.

- Necesidad de nutricion parenteral o enteral.

- Enfermedad sistémica concomitante.

- Tratamiento con corticoides, inmunoglobulinas o inmunosupresores en los ultimos 12
- meses.

- Inclusion en otros ensayos clinicos.

- Incapacidad de comprender el consentimiento informado.

Es un estudio aleatorizado que consta de tres brazos. Tras obtener el consentimiento informado y
verificar que se cumplen todos los criterios de inclusion y ninguno de exclusion, se procedera a la
aleatorizacion de los pacientes, para su inclusion al azar en uno de los tres brazos del estudio. El
hecho de ser incluido en cualquiera de los brazos no sera conocido por el paciente.

Brazo A: Infusién intramedular de células mononucleadas de médula ésea autdlogas
Brazo B: Infusion intratecal de células mononucleadas de médula ésea autdlogas
Brazo C: Infusién intratecal de placebo (suero fisiolégico).

A todos los pacientes se les extrae médula 6sea. La médula 6sea sera procesada para separar
las células mononucleadas. En este conjunto celular cabe esperar la existencia de un nimero
suficiente de células “stem" pluripotentes, incluyendo células mesenquimales del estroma y otros
subgrupos celulares posiblemente implicados en los fendmenos de plasticidad celular y/o
neurotrofismo. La extraccion de sangre medular es un procedimiento que se puede realizar de
manera rapida, con sedacion superficial, y sin efectos secundarios. La médula 6ésea obtenida de
los pacientes aleatorizados al brazo C sera criopreservada, para ser infundida posteriormente en
el caso de que el ensayo demuestre un claro beneficio para alguno de los otros brazos.

Criterios de retirada

El tratamiento se interrumpira si se sospecha una contaminacion durante el procesamiento de la
médula 6sea para la obtencion de las células mononucleadas.
También se interrumpird prematuramente el protocolo en los siguientes casos:

- Presencia de acontecimiento adverso grave.

- Otras violaciones del protocolo.

- Decision facultativa.

- Renuncia del enfermo a continuar en el estudio.
- Pérdida de seguimiento.



