Col-laboracions entre Centres
Grup de treball de Neurologia Pediatrica de la SCP

Motiu (assenyalar amb ):

Trobar pacients per a un assaig clinic

O Trobar pacients per a un estudi prospectiu
O Trobar pacients per a un estudi retrospectiu
O Trobar experts sobre un tema

O Enquesta general

Patologia: Ataxia telangiéctasia

Resum breu del projecte:

L'assaig clinic EdyDex Fase 3 NEAT és un assaig clinic internacional, multicentric,
aleatoritzat, doble cec i controlat amb placebo per a avaluar els efectes neurologics
d’EryDex en pacients amb AT. L'estudi planeja inscriure a tot el mén aproximadament 86
pacients amb ataxia telangiectasia d'entre 6 i 9 anys, i uns 20 pacients de 10 anys 0 més.
Els participants seran assignats a l'atzar entre EryDex o placebo, i el tractament consistira
en 6 infusions programades cada 21 a 30 dies. El criteri de valoracio principal d'eficacia es
mesurara pel canvi des de l'inici fins a la finalitzacié de I'Gltima visita en I'Escala de
gualificacié d'ataxia cooperativa internacional modificada (RmICARS). Els participants que
completin el periode de tractament complet, completin les avaluacions de I'estudi i donin el
seu consentiment informat seran elegibles per a la transicié a un estudi d'extensié d'etiqueta
oberta (OLE).

Principals criteris:
Criteris d'inclusio:

Diagnostic clinic amb confirmacié genética

Ha de tenir marxa autdbnoma o amb suport periddic (puntuacié ICARS per a l'item 1
entre 0 i 4).

El subjecte ha de tenir almenys 6 anys en el moment de la primera dosi.

Pes corporal minim de 15 kg.

Consentiment informat proporcionat pel subjecte o pels tutors legals si és menor
d'edat.

Criteris d'exclusio:

Discapacitat que impedeixi complir amb els requisits de I'estudi.
Participaci6 actual en un altre estudi clinic (exceptuant estudis no intervencionals
amb aprovacio).
Deficit immunitari significatiu (p.e., comptatge baix de limfocits CD4+).
Historial d'immunodeficiéncia greu o malalties neoplasiques no en remissio des de fa
almenys 2 anys.

e Malaltia pulmonar severa o inestable que impacti la participacié en I'estudi.



e Diabetis no controlada o altres condicions greus que posin en risc la salut del
subjecte.

e Nivells anormals en proves de laboratori que es considerin preocupants pels
investigadors.

e Participaci6 prévia en un assaig amb EryDex o Us recent d'esteroides
orals/parenterals.

Contacte:

-Persona: David Gémez Andrés

-Correu: david.gomezandres@vallhebron.cat
-Telefon: +34934893156



