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Terapia Genica Congresos

Novedades en Congresos 2024:
los ultimos avances terapéuticos

Te presentamos un documento con el resumen de toda la informacién profesional con las
novedades cientificas que se presentaron en los congresos SMA
Conference 2024, WMS e ICNMD 2024, SMA 2023.

Onasemnogene Abeparvovec
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- Mensajes clave de estudios de seguimiento a largo plazo

Una unica administracion intravenosa o intratecal de onasemnogensa
* abeparvovec Mostrd una eficacia consistente, sustancial y duradera
i posterior a 6,6 afos de seguimiento desde la dosificacion.

66 de 68 (971%) pacientes en la cohorte intravenosa y los 18 pacientes
e en lacohorte intratecal estan vivos v libres de ventilacion permanente
# en elmomento del corte de datos.

Los requerimientos de soporte respiratorio y nutricional en pacientes
con AME tipo 1, tratados con onasemnogene abeparvoves, fueron

LT-002 (WMS 2024
menores alos observados en la historia natural de la enfermedad

e ICNMD 2024):

Se observaron nuevos hitos motores en 34 (39,5%) pacientes en LT-002,
”— y,engeneral, 57 (66,3%) pacientes alcanzaron un nuevo hito motor o
habian alcanzado todos los hitos motores en el estudio principal.

Todos los pacientes tratados presintomaticamente alcanzaron
todos los hitos motores evaluados, incluyendo caminar solo,

No se han observado nuevas senales de seguridad en pacientes
sintomaticos o presintomaticos que recibieron onasemnogene
abeparvovec, lo que respalda un perfil riesgo-beneficio favorable.

Estudio RESTORE WMS 2024
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RESTORE

\ WMS 2024:

Hallazgos de seguridad a largo plazo v en el mundo
real del estudio RESTORE son consistentes conel
perfil de seguridad establecido para OA.

El analisis de prevalencia de intervalos y tiempo a
inicio, demostré que la mayoria de los Eventos
adversos de especial interés, ocurrieron dentro de
los primeros 3 meses posterior ala Infusion de OA,
y no se ohservaron toxicidades a largo plazo o de
aparicion tardia durante un periodo de
seguimiento de 5 afios.

Los Eventos adversos emergentes con el
tratamiento fueron consistentes con el perfil de
seguridad establecido de OA, lo que sugiere que
no se observé un mayor riesgo de estosen la
muestra de pacientes con traqueotomias.

Estudio OFELIA WMS 2024
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La mayoria de los pacientes sobrevivieron hasta
el final del seguimiento (30 de 34)

Casi el 75% de los pacientes habian mejorado
oestabilizado su capacidad motora
independientemente de sila colocaciondela
tragueotomia fue antes o después dela
aplicacion de OA

Considerando gue la mayoria de los pacientes se
estabilizaron o mejoraron en la funcion motora y/o en
los logros de hitos, es posible gue los pacientes con
AME que requieren soporte ventilatorio puedan
beneficiarse del tratamiento con OA apesardela
naturaleza progresiva de deterioro respiratorio que
se observa tipicamente con AME
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OFELIA confirma gue cnasemnogene
abeparvovec es seguro y eficaz para pacientes
que pesen hasta 17 kg v hasta 24 meses de edad

y para pacientes de ubicaciones geograficas
diferentes a las estudiadas previamente.

= WMS 2024:

-

Lamayoria de los pacientes demostraron .
mantenimiento o mejoria de los hitos N ki ¢
motores hasta 18 meses después del .

tratamiento. Estos hallazgos contrastan la

Historia natural del deterioro progresivo de

la funcién motora en pacientes con AME

Estudio SHINE

La mayoria de los pacientes
(10/12; 83,3%) pudieron sentarse
sin apoyo al final del el estudio.

ot

Los pacientes también demostraron una mejora
en la capacidad de deglutir y alimentarse
oralmente. La calidad de vida asociadaa la salud,
mejord en términos de limitaciones fisicas e
impacto sobre los cuidadores
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Musinersen fue bien tolerado durante el seguimiento a
largo plazo, los eventos adversos fueron generalmente
consistentes con los sintomas de AME observadosen
bebés y nifios o con los eventos cbservados con
procedimientos de puncién lumbar intratecal.

Nusinersen fue bien tolerado durante el
seguimiento alargo plazo, los eventos
adversos fueron generalmente
consistentes con los sintomas de AME
observados enbebés y nifos o conlos
eventos observados con procedimientos
de puncion lumbar intratecal.

Los hallazgos demuestran la
seguridad y eficaciaalargo
plazo de nusinersen en
pacientes sintomaticos
durante unamediana de
seguimiento de 6,8 afios.

SHINE

Estudio FireFish

Lamayoria de los participantes
coninicio tardio lograron mejoras
clinicamente significativas en
RULM o HFMSE.

En esta cohorte no ambulatoria, las
mejoras alargo plazo enla funcién
motora fueron mas cominmente
encontradasen el RULM que enel
HFMSE y la evaluacion de estas
medidas se vio afectada por la
cirugia de escoliosis.
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El 91% de los nifios estaban vivos y el 81% estaban vivos sin ventilacion permanente. -0

La mayoria de los nifios alcanzaron hitos motores que no se observarian en la historia natural. @ .

La mayoria de los nifos mantuvieron sus habilidades para tragar y alimentarse.

(presentacion
oral Cure
SMA 2024)

Ningun evento adverso relacionado con el tratamiento provoco laretiradao la =
interrupcion del tratamiento 0=

Las tasas de eventos adversos y eventos adversos relacionados con el tratamiento ---@
disminuyeron después del primer afio de tratamiento con risdiplam.
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