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AUTORIZACIÓN AÑO AUTORIZACIÓN FECHA INICIO 

ENSAYO FECHA FIN ESPAÑA PARTICIPANTES 
ESPERADOS

PARTICIPANTES EN 
ESPAÑA OBSERVACIONES

Alexion 2015-002674-20 ALXN1210 FASE II Reclutando

ESTUDIO EN FASE II ABIERTO, CON DOSIS MÚLTIPLE ASCENDENTE PARA 
EVALUAR LA EFICACIA, SEGURIDAD,TOLERABILIDAD, INMUNOGENIA, 

FARMACOCINÉTICA Y FARMACODINÁMICA DE ALXN1210 ADMINISTRADO 
POR VÍA INTRAVENOSA A PACIENTES CON HEMOGLOBINURIA 

PAROXÍSTICA NOCTURNA 

 HEMOGLOBINURIA 
PAROXÍSTICA NOCTURNA 42335 2015 42389 N/A 18 4

Alexion 2016-002027-29 ALXN1210 FASE III Fin Reclutamiento
 Estudio de grupo único de ALXN1210 en pacientes adultos y adolescentes con 

síndrome hemolítico urémico atípico (SHUa) sin tratamiento previo con 
inhibidores del complemento. 

 Síndrome hemolítico urémico 
atípico (SHUa) 42753 2017 42772 N/A 55 3

Alexion 2016-002499-29

FC- AND CDR-MODIFIED 
HUMANISED 

MONOCLONAL 
ANTIBODY AGAINST C5 

ALXN1210

FASE III Fin Reclutamiento Estudio en fase III multicéntrico y abierto de ALXN1210 en niños y adolescentes 
con síndrome hemolítico urémico atípico (SHUa)

Síndrome hemolítico urémico 
atípico (SHUa) 42886 2017 N/A N/A 16 6

Alexion 2017-002370-39

FC- AND CDR-MODIFIED 
HUMANISED 

MONOCLONAL 
ANTIBODY AGAINST C5, 

RAVULIZUMAB

FASE III Fin Reclutamiento

 Estudio de fase III aleatorizado, con grupos paralelos, multicéntrico, 
farmacocinético abierto, de no inferioridad que compara ravulizumab 

administrado por vía subcutánea con ravulizumab administrado por vía 
intravenosa en pacientes adultos con hemoglobinuria paroxística nocturna 

tratada actualmente con eculizumab 

 Hemoglobinuria paroxística 
nocturna 43504 2019 43566 N/A 105 21

Alexion 2017-004135-36

TRIENTINE 
DIHYDROCHLORIDE, 

ZINC ACETATE 
DIHYDRATE, 

PENICILLAMINE, 
ALXN1840

FASE III Fin Reclutamiento

Estudio en fase 3, aleatorizado, enmascarado para el evaluador y multicéntrico 
para evaluar la eficiacia y seguridad de ALXN1840  administrado durante 48 
semanas en comparación con el tratamiento de referencia en pacientes con 

enfermedad de Wilson de 12 años de edad o más con un período de extensión 
de hasta 60 meses 

Enfermedad de Wilson 43217 2018 43251 N/A 102 102

Alexion 2018-002620-17 Andexanet Alfa Fase III Reclutando
 Ensayo clínico aleatorio de fase 3/4 de Andexanet Alfa [Andexanet Alfa 

inyectable] en hemorragia intracraneal aguda en pacientes que reciben un 
inhibidor del factor Xa oral 

Pacientes con hemorragia 
intracraneal aguda tratados con 

inhibidores del FXa orales
21/05/2019 2019 43715 43688 440 55

Alexion 2018-003243-39
FC- AND CDR-MODIFIED 

HUMANISED 
MONOCLONAL 

ANTIBODY AGAINST C5

FASE III Fin Reclutamiento
 Estudio de fase 3, aleatorizado, doble ciego, controlado con placebo y 

multicéntrico para evaluar la seguridad y la eficacia de ravulizumab en pacientes 
adultos sin tratamiento previo con inhibidores del complemento con miastenia 

gravis generalizada 

Miastenia gravis generalizada 43606 2019 43654 N/A 160 15

Alexion 2019-001829-26 ECULIZUMAB FASE II, FASE III Reclutando
 Ensayo en fase II/III abierto, de un solo grupo para evaluar la seguridad y la 

actividad de eculizumab en pacientes pediátricos con trastorno del espectro de la 
neuromielitis óptica recidivante 

Trastorno del espectro de la 
neuromielitis óptica (TENMO) 43817 2019 43881 N/A 15 4

Alexion 2019-003352-37 RAVULIZUMAB FASE III Fin Reclutamiento
 Estudio multicéntrico, abierto, controlado con placebo externo y de fase III para 

evaluar la eficacia y la seguridad de ravulizumab en pacientes adultos 
con trastorno del espectro de neuromielitis óptica (NMOSD) 

 Trastorno del espectro de 
neuromielitis óptica 43886 2020 43965 N/A 55 9

Alexion 2019-003711-60TRIENTINE DIHYDROCHLORIDE, ZINC ACETATE DIHYDRATE, PENICILLAMINE, ALXN1840FASE III ReclutandoEstudio de fase II, de un solo grupo y cegado para el patólogo utilizando muestras de biopsia hepática para evaluar la concentración de cobre y los cambios histopatológicos en pacientes con enfermedad de Wilson que reciben tratamiento con ALXN1840 durante 48 semanas, seguido de un período de extensión de tratamiento con ALXN1840 durante un máximo de 48 semanas adicionales Enfermedad de Wilson 44049 2020 44125 N/A 28 2

Alexion 2019-003829-18 DANICOPAN FASE III Reclutando
Estudio de fase III de Danicopan (ALXN2040) como tratamiento suplementario 

de un inhibidor de la C5 (Eculizumab o Ravulizumab) en pacientes con 
hemoglobinuria paroxística nocturna que tienen hemólisis extravascular 

clínicamente evidente (HEV) 

Pacientes con hemoglobinuria 
paroxística nocturna que tienen 

hemólisis extravascular 
clínicamente evidente (HEV) 

44162 2020 44180 N/A 84 10

Alexion 2019-004619-30 RAVULIZUMAB FASE III Fin Reclutamiento
Estudio multicéntrico fase III, doble ciego, aleatorizado, controlado con placebo y 

de grupos paralelos con una extensión abierta para evaluar la eficacia y la 
seguridad de ravulizumab en pacientes con esclerosis lateral amiotrófica (ELA) 

ELA, enfermedad 
neurodegenerativa debilitante 43965 2020 44029 N/A 354 15

Alexion 2020-000144-61 RAVULIZUMAB FASE III Reclutando
Estudio de fase III, abierto, aleatorizado y multicéntrico de ravulizumab en 

pacientes adultos y adolescentes que presentan microangiopatía trombótica 
(MAT) después de un trasplante de células madre hematopoyéticas (TCMH) 

Microangiopatía trombótica 
asociada con un trasplante de 

células madre hematopoyéticas 
44111 2020 44153 N/A 184 20

Alexion 2020-000761-16 RAVULIZUMAB FASE III Reclutando
Un estudio de fase III, abierto, de un solo grupo, multicéntrico de Ravulizumab 
junto al mejor tratamiento sintomático en participantes pediátricos (de 1 mes a 
<18 años) con microangiopatía trombótica (MAT) después de un trasplante de 

células madre hematopoyéticas (TCMH) 

Microangiopatía trombótica 
asociada con un trasplante de 

células madre hematopoyéticas 
44102 2020 44232 N/A 40 5

Alnylam 2012-000467-24 ALN-18328 FASE II EC Finalizado
 Ensayo en fase II, abierto, con múltiples administraciones y con aumento 

progresivo de la dosis para evaluar la seguridad, la tolerabilidad, la 
farmacocinética y la farmacodinamia de las infusiones intravenosas de ALN-

TTR02 en pacientes con amiloidosis TTR. 

 Amiloidosis TTR. 41302 2013 41389 09/12/2013 27 6

Alnylam 2013-001644-65 ALN-18328 FASE II EC Finalizado
 Estudio de extensión de fase 2, multicéntrico y abierto, para evaluar la seguridad 

a largo plazo, la actividad clínica y la farmacocinética de ALN-TTR02 en 
pacientes con polineuropatía amiloidótica familiar que han recibido anteriormente 

tratamiento con ALN-TTR02 

 Amiloidosis mediada por la 
transtirretina (ATTR) 41547 2013 N/A 21/03/2016 28 2

Alnylam 2013-002987-17 Patisiran FASE III EC Finalizado

 APOLLO: Estudio en fase III, randomizado, doble ciego, controlado con placebo, 
multicéntrico y multinacional para 

evaluar la eficacia y la seguridad de Patisiran (ALN-TTR02) en la polineuropatía 
mediada por la transtirretina (TTR) 

(polineuropatía amiloidótica familiar - PAF) 

 Amiloidosis mediada por la 
transtirretina (ATTR) 41604 2013 41619 42949 200 15

Alnylam 2014-002462-69 N/A FASE I EC Finalizado N/A  Hemoglobinuria paroxística 
nocturna (HPN) 42290 2015 42352 04/10/2016 76 6

Alnylam 2014-003835-20 N/A FASE III EC Finalizado
 Estudio de fase 3, multicéntrico, internacional, aleatorizado, doble ciego, 

controlado con placebo para evaluar la eficacia y la seguridad de ALN-TTRSC en 
pacientes con miocardiopatía amiloide familiar (CAF) relacionada con 

transtiretina (TTR) 

 Tratamiento de pacientes con MAF 
mediada por la TTR 42093 2015 42137 25/01/2017 200 10

Alnylam 2014-003877-40 Patisiran FASE III Fin Reclutamiento
 Estudio de extensión, multicéntrico y abierto, para evaluar la eficacia y la 

seguridad a largo plazo de patisirán en pacientes con polineuropatía amiloidótica 
familiar que han completado un estudio clínico anterior con patisirán 

 Amiloidosis mediada por la 
transtirretina (ATTR) 42135 2015 42198 N/A 228 10

Alnylam 2015-002603-29 ALN-51547 FASE II EC Finalizado
 Estudio abierto para evaluar la eficacia y la seguridad de revusirán en pacientes 

con polineuropatía amiloidótica familiar mediada por la transtirretina con 
progresión de la enfermedad tras trasplante ortotópico de hígado 

 Polineuropatía amiloidótica familiar 
(PAF) mediada por la transtirretina 42290 2015 42366 42767 12 2

Alnylam 2016-002943-40 ALN-62643 FASE II EC Finalizado
 Estudio en fase II, sin enmascaramiento de una dosis única de ALN-CC5 

administrado por vía subcutánea en pacientes con hemoglobinuria paroxística 
nocturna que presentan una respuesta insuficiente al eculizumab 

 Hemoglobinuria paroxística 
nocturna (HPN) 42695 2016 N/A 22/11/2016 15 1

Alnylam 2017-002432-17 ALN-60519 FASE III Fin Reclutamiento
ENVISION: Estudio de fase III, randomizado, doble ciego, controlado con 

placebo y multicéntrico, con una extensión en abierto para evaluar la eficacia y la 
seguridad de givosirán en pacientes con porfirias hepáticas agudas

Porfirias hepáticas agudas (PHA) 43080 2017 43150 N/A 94 8

Alnylam 2018-002098-23 vutrisiran FASE III Fin Reclutamiento
 HELIOS-A: Estudio de fase 3, internacional, aleatorizado y abierto para evaluar 

la eficacia y la seguridad de ALN-TTRSC02 en pacientes con amiloidosis 
hereditaria por transtiretina (amiloidosis hATTR). 

 Amiloidosis hereditaria por 
transtiretina (amiloidosis hATTR). 43775 2019 43796 N/A 160 6

Alnylam 2018-002716-27 cemdisiran FASE II Reclutando  Estudio de fase 2, aleatorizado, doble ciego y controlado con placebo de 
cemdisirán en pacientes adultos con nefropatía por IgA 

 nefropatía por inmunoglobulina A 
(NIgA) 43563 2019 43591 N/A 30 3

Alnylam 2018-003519-24 PATISIRAN FASE III Fin Reclutamiento
Estudio abierto para evaluar la seguridad, la eficacia y la farmacocinética (FC) de 

patisirán-LPN en pacientes con amiloidosis hereditaria por transtiretina 
(amiloidosis hATTR) y progresión de la enfermedad después de un trasplante 

ortotópico de hígado

 Amiloidosis hereditaria por 
transtiretina (amiloidosis hATTR). 43552 2019 43560 44102 23 6

Alnylam 2019-003153-28 vutrisiran FASE III Reclutando
 HELIOS-B:  Estudio de fase 3, aleatorizado, doble ciego, controlado con placebo 
y multicéntrico para evaluar la eficacia y la seguridad de vutrisirán en pacientes 

con amiloidosis cardiaca por transtiretina (amiloidosis por ATTR con 
miocardiopatía). 

 Amiloidosis cardiaca por 
transtiretina (amiloidosis por ATTR 

con miocardiopatía) 
43958 2020 44006 N/A 600 36

Amryt 2016-002066-32 Oleogel-S10 (Birch 
Triterpenes) FASE III Fin Reclutamiento

Estudio de fase III, doble ciego, aleatorizado, controlado con placebo y con 
seguimiento abierto de 24 meses para evaluar la eficacia y seguridad de 

Oleogel-S10 en pacientes con epidermólisis bullosa hereditaria. 
Epidermólisis Bullosa hereditaria 42810 2017 43038 44624 223 10

Amryt NCT04681170 Lomitapide FASE III Reclutando Safety of Lomitapide in Paediatric Patients With Homozygous Familial 
Hypercholesterolaemia (HoFH)

Hipercolesterolemia familiar 
homocigótica (HFHo) N/A N/A 44158 N/A 45 N/A

Biogen 2016-002554-21 BMS986168 FASE II EC Finalizado
Estudio aleatorizado, doble ciego, controlado con placebo, de grupos paralelos 

para evaluar la eficacia y la seguridad de BMS-986168 administrado por vía 
intravenosa en participantes con parálisis supranuclear progresiva 

Parálisis supranuclear progresiva 42894 2017 43007 43812 396 29

Biogen 2017-003158-18 N/A FASE II EC Finalizado Estudio aleatorizado, doble ciego y controlado con placebo para evaluar la 
eficacia y la seguridad de BG00011 en pacientes con fibrosis pulmonar idiopática 

 Fibrosis Pulmonar Idiopática (FPI) 
de leve a moderada 43308 2018 43420 43769 290 18

Biogen 2019-002663-10  NUSINERSEN FASE II, FASE III Reclutando Estudio controlado, aleatorizado y de aumento gradual de la dosis de nusinersén 
(BIIB058) en participantes con atrofia muscular espinal Atrofia muscular espinal (AME) 43957 2020 43973 N/A 100 6

Biomarin 2009-015844-41 SAPROPTERIN FASE IV Reclutando
 Estudio de fase IV, abierto y de una sola cohorte, de los resultados 

neurocognitivos (NC) a largo plazo en niños de 4 a 5 años con fenilcetonuria 
tratados con dihidrocloruro de sapropterina (Kuvan®) durante 7 años 

 Fenilcetonuria 31/10/2013 2013 02/04/2014 N/A 30 11 Pendiente de validar con 
asociado

Biomarin 2010-020199-45 N/A FASE III EC Finalizado N/A  Mucopolisacaridosis IVA 23/07/2013 2013 08/01/2014 30/09/2014 162 10 Pendiente de validar con 
asociado

Biomarin 2015-001955-54 drisapersen FASE III Reclutando  Estudio de extensión abierto sobre la seguridad, tolerabilidad y eficacia a largo 
plazo de drisapersen en sujetos con distrofia muscular de Duchenne 

 Distrofia muscular de Duchenne 
(DMD) 24/11/2015 2015 12/05/2016 N/A 220 14 Pendiente de validar con 

asociado

Biomarin 2015-003836-11 vorsoritide FASE III EC Finalizado
Estudio en fase III, multicéntrico, aleatorizado, doble ciego y controlado con 

placebo para evaluar la eficacia y la seguridad de BMN 111 en niños con 
acondroplasia

acondroplasia 19/04/2017 2017 11/01/2018 19/09/2019 110 9 Pendiente de validar con 
asociado

Biomarin 2017-002404-28 vosoritide FASE III Fin Reclutamiento Estudio de extensión de fase III, abierto, para evaluar la seguridad y la eficacia a 
largo plazo de BMN 111 en pacientes pediátricos con acondroplasia Acondroplasia 08/11/2018 2018 03/04/2019 N/A 110 20 Pendiente de validar con 

asociado

Biomarin 2017-003215-19 vosoritide FASE III Fin Reclutamiento

Estudio de fase 3, sin enmascaramiento, con un único grupo, en el que se 
evalúan la eficacia y la seguridad de BMN 270 (transferencia génica del factor 

VIII humano mediante un vector vírico adenoasociado) en pacientes con 
hemofilia A y concentración residual del FVIII =< 1 UI/dl, que reciben infusiones 

profilácticas de FVIII

Hemofilia A 17/08/2018 2018 20/05/2019 N/A 70 3 Pendiente de validar con 
asociado

Biomarin 2017-003573-34 valoctocogene 
roxaparvovec FASE III No iniciado

Estudio de fase 3, sin enmascaramiento, con un único grupo, en el que se 
evalúan la eficacia y la seguridad de BMN 270 (transferencia génica del factor 

VIII humano mediante un vector vírico adenoasociado) en una dosis de 4E13 vg/
kg en pacientes con hemofilia A y concentración residual del FVIII =< 1 UI/dl, que 

reciben infusiones profilácticas de FVIII

Hemofilia A 17/08/2018 2018 N/A N/A 70 2 Pendiente de validar con 
asociado

Biomarin 2019-001878-28 valoctocogene 
roxaparvovec FASE I, FASE II No iniciado

 Un estudio de fase 1/2 abierto, de escalada de dosis para determinar la 
seguridad y eficacia de BMN 307, una transferencia génica mediada por vectores 

de virus adenoasociados de fenilalanina hidroxilasa humana en pacientes con 
niveles de fenilcetonuria y Phe en plasma > 600 ¿mol/L 

 Fenilcetonuria 14/01/2021 2021 N/A N/A 100 10 Pendiente de validar con 
asociado

Chiesi 2015-001344-11 N/A FASE IV Reclutando

Estudio de seguimiento multinacional, multicéntrico, prospectivo, de seguridad y 
eficacia a largo plazo después del trasplante autólogo de células madre limbares 
cultivadas (ACLSCT) para la restauración del epitelio corneal en pacientes con 

deficiencia de células madre limbares debido a quemaduras oculares 
(HOLOCORE-FU) 

Lesiones corneales con deficiencia 
asociada de moderada a severa de 

células madre limbales debido a 
quemaduras oculares 

43397 2018 43419 N/A 70 2 Pendiente de validar con 
asociado

Chiesi CHI-CIS-2020-01
Cisteamina de liberación 
inmediata, cisteamina de 

liberación retardada
FASE IV EC Finalizado

Efectividad y seguridad del cambio de cisteamina de liberación inmediata a 
cisteamina de liberación retardada en pacientes con cistinosis nefropática: un 

estudio retrospectivo de práctica clínica real
Cistinosis nefropática 44082 2020 44105 44351 9 9 Estudio retrospectivo

Chiesi N/A
VELMANASA ALFA 

(LAMZEDE) + HISTORIA 
NATURAL

FASE IV Reclutando Registro de alfa-manosidosis: un estudio multicéntrico, multinacional, no 
intervencionista, de cohortes, prospectivo, en pacientes con alfa manosidosis Alfa manosidosis 43922 2020 43952 Ongoing (15 años 

seguimiento) 100 6 Registro prospectivo de 
cohortes

CSL Behring 2012-001309-26 CSL689 (RVIIA-FP), 
EPTACOG ALFA FASE II, FASE III EC Finalizado

 Estudio multicéntrico, abierto, de dosis múltiple, con escalada de dosis para 
investigar la farmacocinética, eficacia y seguridad de PF-VIIar (CSL689) en 

sujetos con hemofilia (A o B) e inhibidores. 
 Hemofilia (A o B) 42157 2015 42395 42779 54 1

CSL Behring 2012-005489-37 ALBUTREPENONACOG 
ALFA FASE III EC Finalizado

 Estudio de extensión de Fase IIIb, abierto, multicéntrico, sobre la seguridad y 
eficacia de una proteína de fusión del factor IX recombinante de la coagulación 

con la albúmina (rIX-FP) en pacientes con hemofilia B. 
 Hemofilia B 41634 2013 N/A 43186 115 7

CSL Behring 2013-003262-13 LONOCTOCOG ALFA FASE III EC Finalizado
 Estudio de extensión de fase III, abierto, multicéntrico  para evaluar la seguridad 

y eficacia del factor de la coagulación VIII recombinante (rVIII-cadena sencilla, 
CSL627) en pacientes con hemofilia A severa 

Hemofilia A, Hemofilia A severa 41820 2014 41927 43313 250 8

CSL Behring 2013-004157-24
HUMAN NORMAL 

IMMUNOGLOBULIN 
(SCIG)

FASE III EC Finalizado
 Estudio de extensión abierto y multicéntrico para evaluar la seguridad y eficacia 

a largo plazo de IgPro20 como tratamiento de mantenimiento de la 
polineuropatía desmielinizante inflamatoria crónica (CIDP), en pacientes que 

hayan completado el estudio IgPro20_3003 

 Polineuropatía desmielinizante 
inflamatoria crónica (CIDP) 41752 2014 42086 42494 80 20

CSL Behring 2014-001054-42 N/A FASE III EC Finalizado
 Estudio abierto, randomizado para evaluar la seguridad y eficacia clínica a largo 
plazo de la administración subcutánea del inhibidor de la esterasa C1 derivado 

de plasma humano en el tratamiento profiláctico del angioedema hereditario 
 Angioedema hereditario de tipo I y 

II 42058 2015 42173 42584 110 5

CSL Behring 2017-000348-17 C1-ESTERASE 
INHIBITOR FASE III EC Finalizado

 Estudio doble ciego, con retirada aleatorizada y controlado con placebo para 
evaluar la eficacia y la seguridad del inhibidor de la C1 esterasa derivado del 

plasma humano como complemento al tratamiento habitual del rechazo 
refractario mediado por anticuerpos en receptores adultos de un trasplante renal 

Rechazo de trasplante renal 
mediado por anticuerpos 42908 2017 43019 44088 90 2

CSL Behring 2018-000329-29 ALPHA-1 ANTITRYPSIN FASE II, FASE III No iniciado

 Estudio de fase 2/3, multicéntrico, aleatorizado, con doble enmascaramiento, 
controlado con placebo para evaluar la seguridad y la eficacia de la alfa 1-

antitripsina en la prevención de la enfermedad de injerto-contra-huésped en 
pacientes que reciben un trasplante de células hematopoyéticas (Estudio 

MODULAATE)

 Enfermedad de injerto-contra-
huésped 43493 2019 N/A N/A 310 15

CSL Behring 2018-003171-35 HUMAN 
IMMUNOGLOBULIN G FASE III Reclutando  Estudio para evaluar la eficacia, la seguridad y la farmacocinética de IgPro20 

(inmunoglobulina subcutánea, Hizentra®) en adultos con dermatomiositis (DM) Dermatomiositis 43783 2019 44153 N/A 126 4

CSL Behring 2019-000906-31 HUMAN NORMAL 
IMMUNOGLOBULIN FASE II EC Finalizado

 Estudio de fase II multicéntrico, aleatorizado, con doble enmascaramiento y 
controlado con placebo para evaluar la eficacia y seguridad de IgPro10 

(inmunoglobulina intravenosa, Privigen®) en el tratamiento de adultos con 
esclerosis sistémica 

Esclerodermia 43815 2019 N/A 44089 188 21

CSL Behring 2020-000570-25
FXIIA INHIBITOR 
MONOCLONAL 

ANTIBODY
FASE III No iniciado

 Estudio multicéntrico, doble ciego, aleatorizado, controlado con placebo, con 
grupos en paralelo para investigar la eficacia y la seguridad de la administración 

subcutánea de CSL312 (garadacimab) en el tratamiento profiláctico del 
angioedema hereditario 

 Angioedema hereditario 44168 2020 N/A N/A 60 10

CSL Behring 2020-003918-12
FXIIA INHIBITOR 
MONOCLONAL 

ANTIBODY
FASE III No iniciado

 Estudio sin enmascaramiento para evaluar la seguridad y la eficacia a largo 
plazo de CSL312 (Garadacimab) en el tratamiento profiláctico del angioedema 

hereditario 
 Angioedema hereditario 44271 2021 N/A N/A 150 6

GW 2014-001834-27 N/A FASE III EC Finalizado
Estudio de extensión abierto para investigar la seguridad del cannabidiol 

(GWP42003-P; CBD) en niños y adultos con Síndrome de Dravet o Lennox-
Gastaut inadecuadamente controlados 

Síndrome de Dravet (SD) o 
Síndrome de Lennox-Gastaut (SLG) 42145 2015 42251 43474 530 20

GW 2014-002939-34 N/A FASE III EC Finalizado
Estudio aleatorizado doble ciego controlado con placebo para investigar la 

eficacia y la seguridad del cannabidiol (GWP42003-P) en niños y adultos con 
Síndromes de Dravet

Síndrome de Dravet 42102 2015 42123 43116 150 25

GW 2014-002940-42 N/A FASE III EC Finalizado
Estudio aleatorizado doble ciego controlado con placebo para investigar la 

eficacia y la seguridad del cannabidiol (GWP42003-P; CBD) como tratamiento 
complementario para convulsiones asociadas en el Síndrome de Lennox-Gastaut 

en niños y adultos

Síndrome de Lennox-Gastaut (LGS) 42102 2015 42254 42478 120 20

GW 2015-002154-12 N/A FASE III EC Finalizado
Estudio aleatorizado doble ciego controlado con placebo para investigar la 
eficacia y la seguridad del cannabidiol (GWP42003-P, CBD) como terapia 

complementaria en pacientes con complejo de esclerosis tuberosa que sufren 
crisis epilépticas inadecuadamente controladas

Complejo de esclerosis tuberosa 
(CET o TSC) 42643 2016 42738 43845 192 25

GW 2016-000936-17 CANNABIDIOL FASE I Reclutando
Ensayo aleatorizado de dosis única en pauta ascendente, controlado con 

placebo y con doble enmascaramiento para evaluar la seguridad, la tolerabilidad 
y la farmacocinética del GWP42003-P junto con  la hipotermia terapéutica en 

recién nacidos con encefalopatía hipóxico-isquémica moderada o grave

Encefalopatía hipóxico-isquémica 
moderada o grave 43781 2019 43810 N/A 32 9

GW 2018-003370-27 CANNABIDIOL FASE II, FASE III EC Finalizado
Ensayo aleatorizado, doble ciego y controlado con placebo para investigar la 

eficacia y la seguridad de la solución oral de cannabidiol (GWP42003-P, CBD-
OS) en pacientes con Síndrome de Rett

Síndrome de Rett (Típico o atípico) 43665 2019 43873 44137 252 35

GW 2019-001605-24 CANNABIDIOL FASE III Reclutando
Un ensayo de extensión abierta para investigar la seguridad a largo plazo de la 

solución oral de Cannabidiol (GWP42003-P, CBD-OS) en pacientes con 
síndrome de Rett 

Síndrome de Rett (RTT) (Típico o 
atípico) 43894 2020 44025 N/A 252 35

Intercept 2014-005012-42 OBETICHOLIC ACID FASE IV Reclutando
Estudio de fase 4, doble ciego, randomizado, controlado con placebo, 

multicéntrico que evalúa el efecto del ácido obeticólico en los resultados clínicos 
en pacientes con colangitis biliar primaria. Resultados del estudio clínico 

COBALT con ácido obeticólico para el tratamiento en riñón (COBALT)

Colangitis biliar primaria 42356 2015 42446 N/A 350 12

Intercept 2017-001762-13 OBETICHOLIC ACID FASE IV Reclutando
Estudio de fase IV, doble ciego, aleatorizado y controlado con placebo para 

evaluar la farmacocinética y la seguridad del ácido obeticólico en pacientes con 
colangitis biliar primaria y disfunción hepática moderada o grave

Colangitis biliar primaria y 
disfunción hepática moderada o 

grave
43313 2018 43448 N/A 50 12

Intercept 2018-002575-17 BEZAFIBRATE, 
OBETICHOLIC ACID FASE II Reclutando

Estudio en fase II con doble enmascaramiento, aleatorizado de grupos paralelos 
para evaluar la eficacia, la seguridad y la tolerabilidad del ácido obeticólico 

administrado como monoterapia o en combinación con bezafibrato en sujetos 
con colangitis biliar primaria que tuvieron una respuesta insuficiente al ácido 

ursodesoxicólico o que no pudieron tolerarlo

Colangitis biliar primaria (CBP) en 
pacientes con una respuesta 

insuficiente al ácido 
ursodesoxicólico o que no pudieron 

tolerarlo 

43753 2019 43880 N/A 54 9

Ipsen 2014-002389-62 LANREOTIDE ACETATE FASE I, FASE II EC Finalizado

Estudio abierto de fase IIa y dosis ascendentes para determinar la dosis máxima 
tolerada, la seguridad, la tolerabilidad, la farmacocinética y la farmacodinámica 

de una sola dosis de lanreotida (liberación prolongada) en sujetos con 
acromegalia ya tratados y controlados con octreotida (acción prolongada) o con 

lanreotida Autogel

Acromegalia 42508 2016 42528 43067 27 3

Ipsen 2017-002541-29 PALOVAROTENE Fase III Reclutando MOVE: Estudio de eficacia y seguridad de palovarotene para el tratamiento de la 
fibrodisplasia osificante progresiva

Fibrodisplasia osificante progresiva 
(FOP) 43053 2017 43174 31/11/2021 110 6

Ipsen 2017-002751-28 PALOVAROTENE Fase II EC Finalizado
MO-Ped: Estudio de fase 2, aleatorizado, doble ciego y controlado con placebo 

para evaluar la eficacia y la seguridad de palovaroteno en sujetos con 
osteocondromas múltiples

Osteocondroma Múltiple (OM) 43389 2018 43496 43914 240 20

Ipsen 2017-004261-26 TOPOTECAN, 
IRINOTECAN FASE III Reclutando

RESILIENT: Estudio aleatorizado abierto en fase III de irinotecán liposomal 
inyectable (ONIVYDE®) frente a topotecán en pacientes con cáncer de pulmón 
microcítico que han progresado con o después del tratamiento de primera línea 

basado en platino 

Cáncer de pulmón microcítico 43285 2018 43286 N/A 486 19

Ipsen 2017-004367-12 CABOZANTINIB, 
NIRAPARIB FASE I, FASE II Reclutando

NICARAGUA: Seguridad y eficacia de la combinación de niraparib y cabozantinib 
en pacientes con carcinoma urotelial avanzado posterior a un fracaso con 
quimioterapia de primera línea basado en platino o cáncer renal avanzado.

Carcinoma de células renales 
(CCR) y Carcinoma urotelial 43506 2019 14/10/2019 44938 59 -

Ipsen 2018-001771-21 CABOZANTINIB FASE III Reclutando
COSMIC-311: Estudio fase 3 de cabozantinib en pacientes con cáncer 

diferenciado de tiroides resistente a radioyodo que han progresado despúes del 
tratamiento dirigido previo con el VEGFR.

Cáncer de tiroides 14/05/2019 2019 43805 44318 300 23

Ipsen 2018-001771-21 CABOZANTINIB FASE II EC Finalizado
CABOPRE: Fase 2, evaluación del tratamiento neoadyuvante con cabozantinib 

previo a la nefrectomia citorreductora emn pacientes con cáncer de células 
renales localmentes avanzado o metastásico.

Carcinoma de células renales 
(CCR) 19/09/2018 2018 43202 43842 21 -

Ipsen 2018-002820-18 CABOZANTINIB FASE II No iniciado

CABOPOINT: Estudio de fase II, multicéntrico y abierto de cabozantinib como 
tratamiento de segunda línea en sujetos con carcinoma de células renales 

metastásico, localmente avanzado o inoperable con un componente de células 
claras que progresaron después del tratamiento de primera línea con inhibidor de 

puntos de control

Carcinoma de células renales 
(CCR) 18/12/2020 2020 44200 44568 250 27

Ipsen 2018-003354-24 CABOZANTINIB, 
ATEZOLIZUMAB FASE III EC Finalizado

COSMIC 312: Estudio de cabozantinib en combinación con atezolizumab versus 
sorafenib en sujetos con CHC avanzado que no han recibido tratamiento 

antineoplásico sistémico previo
Carcinoma Hepatocelular (CHC) 28/03/2019 2019 21/05/2019 44050 818 25

Ipsen 2018-004567-31
CABOZANTINIB, 

NIVOLUMAB, 
IPILIMUMAB

FASE III Reclutando

COSMIC 313: Estudio fase III, aleatorizado y multicéntrico para evaluar la 
eficacia y la seguridad de cabozantinib en combinación con nivolumab e 

ipilimumab en comparación con nivolumab e ipilimumab en pacientes con 
carcinoma de células renales avanzado o metastásico no tratado previamente de 

riesgo intermedio o desfavorable 

Carcinoma de células renales 
(CCR) 13/08/2019 2019 43534 44207 676 30

Ipsen 2019-001639-30 CABOZANTINIB FASE II Reclutando CABOMAYOR: Ensayo de cabozantinib en pacientes mayores frágiles con 
cáncer renal metastásico.

Carcinoma de células renales 
(CCR) 43748 2019 43780 44997 50 -

Ipsen 2019-002279-32 CABOZANTINIB, 
ATEZOLIZUMAB FASE II Reclutando

Exploratory basket trial of cabozantinib plus atezolizumab in advanced and 
progressive neoplasms of the 

endocrine system – The CABATEN study
TNE 44029 2020 44126 N/A 144 -

Ipsen 2019-004991-20 CABOZANTINIB, 
SORAFENIB FASE II Reclutando ACTION: Ensayo de cabozantinib en pacientes con cáncer de hígado 

intolerantes a sorafenib u otro tratamiento. Carcinoma Hepatocelular (CHC) 28/04/2020 2020 43992 44566 40 -

Ipsen 2020-000502-29 CABOZANTINIB, 
ATEZOLIZUMAB FASE III Reclutando

CONTACT-03: Estudio fase III, aleatorizado y multicéntrico para evaluar la 
eficacia y la seguridad de atezolizumab en combinación con  cabozantinib vs 
cabozantinib en monoterapia en pacientes con CCR inoperable, localmente 
avanzado o metastásico que han experimentado progresión radiográfica del 
tumor durante o después del tratamiento con Inhibidor de puntos de control 

inmunitario

Carcinoma de células renales 
(CCR) 22/07/2020 2020 25/6/2019 44573 500 40

Ipsen 8-79-52030-295 ASS FASE IV EC Finalizado Estudio Multicéntrico Internacional de validación de la herramienta SAGIT en la 
acromegalia Acromegalia 42064 2015 42208 43783 227 44

Ipsen 8-79-52030-326 SOMATULINA AUTOGEL FASE II EC Finalizado
Efficacy and Safety Study in Pancreatic or Midgut Neuroendocrine Tumours 
Having Progressed Radiologically While Previously Treated With Lanreotide 

Autogel® 120 mg (CLARINET FORTE)
TNE 42327 2015 42487 43628 100 -

Ipsen A-US-52030-328 SOMATULINA AUTOGEL FASE III EC Finalizado
A Phase 3, prospective, randomized, double-blind, multi-center study of the 

efficacy and safety of lanreotide Autogel/Depot 120 mg plus BSC vs. placebo 
plus BSC for tumor control in subjects with well differentiated, metastatic and/or 

unresectable, typical or atypical, lung neuroendocrine tumors (SPINET)

TNE 42529 2016 42585 43885 216 -

Ipsen D-US-60010-001

IRINOTECAN, 
OXALIPLATINO, 5-
FLUOROURACIL/

LEUCOVORIN, 
PACLITAXEL, 

GEMCITABINE

FASE III Reclutando An open-label, randomised, multicentre, phase III study of irinotecan liposome 
injection, oxaliplatin, Adenocarcinoma Páncreas 43944 2020 43992 N/A 750 60

Ipsen IPS-ANT- 2015-01 ASS FASE IV EC Finalizado
Estudio para evaluar la utilidad clínica del cuestionario específico de Calidad de 
Vida Relacionada con la Salud QLQ-GINET21 en el manejo de pacientes con 

tumores neuroendocrinos gastrointestinales
TNE 42355 2015 42474 42947 200 190

Ipsen IPS-LAN-2018-01 ASS FASE IV EC Finalizado
Efectividad de la dosis de 120 mg de lanreotida en pacientes con tumores 

neuroendocrinos pancreáticos (TNEP) localmente avanzados o metastásicos en 
la práctica clínica habitual

TNE 43412 2018 43649 N/A 196 180

Ipsen IPS-SOM-2015-01 ASS FASE IV EC Finalizado
Estudio observacional, multicéntrico, internacional para evaluar la efectividad en 

la práctica clínica cotidiana de la lanreotida autogel 120 mg, en intervalos 
posológicos prolongados (>4 semanas), para el tratamiento de la acromegalia: 

Estudio SOMACROL

Acromegalia 42354 2015 42555 43161 114 100

Ipsen IPS-SOM-2017-01 ASS FASE IV EC Finalizado
Estudio para evaluar el uso de recursos y los costes asociados al síndrome 

carcinoide (SC) controlado y no controlado en pacientes con tumores 
neuroendocrinos (NETs) en España

TNE 42782 2017 42937 43713 104 -

Ipsen NCT00747604 MECASERMINA Observacional Reclutando Registro Europeo para la monitorización a largo plazo de la eficacia y seguridad 
de Increlex® (Mecasermina, rhIGF-1) - EU-IGFD registry Déficit Primario Grave de IGF-1 38898 2006 38898 Registro abierto 313 35

Ipsen NCT-03419572 CABOZANTINIB Observacional Reclutando CASSIOPE: Estudio prospectivo no intervencional de cabozantinib en pacientes 
adultos con CCR avanzado  después de una terapia previa VEGF

Carcinoma de células renales 
(CCR) N/A N/A 43104 30/4/2021 680 130

Ipsen NCT04510688 CABOZANTINIB Observacional Reclutando SWREC: Estudio en Vida real de Cabozantinib en carcinoma de Células Renales 
metastásico 

Carcinoma de células renales 
(CCR) 43472 2019 43475 31/12/2021 200 -

Kyowa Kirin 2012-004766-17 MOGAMULIZUMAB, 
VORINOSTAT FASE III EC Finalizado

Mavoric: Ensayo abierto, multicéntrico y randomizado de comparación entre el 
anticuerpo monoclonal anti-CCR4 KW-0761 (Mogamulizumab) y Vorinostat en 

pacientes con linfoma cutáneo de células T tratado previamente

Tratamiento de pacientes con 
linfoma cutáneo de células T 

tratados previamente
41495 2013 41624 43943 317 17

Kyowa Kirin 2019-000469-19 BUROSUMAB FASE I, FASE II No iniciado
Estudio en fase I/II, sin aleatorización ni enmascaramiento, multicéntrico, para 

evaluar la seguridad, la tolerabilidad, la farmacocinética y la eficacia del 
burosumab en niños/as (desde el nacimiento hasta menos de 1 año de edad) 

con hipofosfatemia ligada al cromosoma X (HLX)

Raquitismo hereditario 44012 2020 N/A N/A 20 1

Novartis Gene Therapies 2017-000266-29 ONASEMNOGENE 
ABEPARVOVEC FASE III EC Finalizado

Ensayo clínico de fase 3, abierto, de un solo brazo y dosis única de terapia de 
sustitución génica para pacientes con atrofia muscular espinal tipo 1 con una o 

dos copias de SMN2 mediante la liberación de AVXS-101 por infusión 
intravenosa

Pacientes con atrofia muscular 
espinal tipo 1 43452 2018 N/A 43578 30 -

Novartis Gene Therapies 2017-004087-35 ONASEMNOGENE 
ABEPARVOVEC FASE III EC Finalizado

Estudio global de una única dosis y en una sola administración de AVXS-101 en 
lactantes con atrofia muscular espinal presintomática diagnosticada 

genéticamente y con múltiples copias del gen SMN2
Atrofia Muscular Espinal 43455 2018 N/A 43777 44 -

Novartis Gene Therapies 2019-002611-26 ONASEMNOGENE 
ABEPARVOVEC FASE III No iniciado Estudio de seguimiento a largo plazo de pacientes en ensayos clínicos de atrofia 

muscular espinal que reciben AVXS 101 Atrofia Muscular Espinal 43889 2020 N/A N/A 308 -

PTC Therapeutics 2012-004527-20 ATALUREN FASE III EC Finalizado Estudio de fase 3 sobre la eficacia y la seguridad del Atalureno (PTC124) en 
pacientes con distrofinopatía por mutación terminadora 

Distrofia muscular de Duchenne y 
de Becker 41472 2013 41561 42191 220 7

PTC Therapeutics 2013-004581-34 ATALUREN FASE III EC Finalizado
ESTUDIO DE FASE 3 DE EFICACIA Y SEGURIDAD DE ATALUREN (PTC124®) 

EN PACIENTES CON FIBROSIS QUÍSTICA MEDIADA POR MUTACIÓN 
TERMINADORA 

Fibrosis quística mediada por 
mutación terminadora 41883 2014 41960 42635 208 14

PTC Therapeutics 2013-005449-35 ATALUREN FASE III EC Finalizado
Estudio abierto de seguridad y de eficacia en pacientes con fibrosis quística 

mediada por mutación terminadora tratados previamente con atalurén 
(PTC124®) 

Fibrosis quística mediada por 
mutación terminadora 41883 2014 42060 42487 76 2

PTC Therapeutics 2013-005489-20 ATALUREN FASE III EC Finalizado Estudio de extensión de fase 3 del Atalureno (PTC124) en pacientes con 
distrofinopatía por mutación terminadora

Distrofia muscular de Duchenne y 
de Becker 41883 2014 41922 42836 220 17

PTC Therapeutics 2014-005355-83 ATALUREN FASE III EC Finalizado
 ESTUDIO DE EXTENSION DE FASE 3 DE ATALUREN (PTC124®) EN 

PACIENTES CON FIBROSIS QUÍSTICA MEDIADA POR MUTACIÓN 
TERMINADORA

Fibrosis quística mediada por 
mutación terminadora 42285 2015 N/A 42796 200 14

PTC Therapeutics N/A PTC 743 FASE II, FASE III Pendiente de autorización en 
España

Estudio para evaluar la eficacia y seguridad de la vatiquinona para el tratamiento 
de participantes con ataxia de Friedreich (MOVE-FA) Ataxia de Friedreich Pendiente N/A Pendiente 45113 126 5 Pendiente de 

autorización

PTC Therapeutics N/A PTC 743 FASE II, FASE III Pendiente de autorización en 
España

Estudio para evaluar la eficacia y seguridad de la vatiquinona para el tratamiento 
de la enfermedad mitocondrial en participantes con epilepsia refractaria (MIT-E)

Enfermedades mitocondriales 
Epilepsia farmacorresistente 

Enfermedad de Leigh 
Encefalopatía mitocondrial (MELAS) 
Hipoplasia pontocerebelosa tipo 6 

(PCH6) 
Enfermedad de Alpers

Pendiente N/A Pendiente 45017 60 5 Pendiente de 
autorización

Recordati 2013-000267-84 PASIREOTIDE FASE IV Fin Reclutamiento
Protocolo abierto, multicéntrico, de continuación de pasireotida, para pacientes 

que hayan completado un estudio de pasireotida previo patrocinado por Novartis 
y el investigador considere que se beneficiarán de la continuación del tratamiento 

con pasireotida

Enfermedad de Cushing, 
acromegalia, tumores 

neuroendocrinos, tumores 
hipofisarios, tumores secretores de 
ACTH ectópico (EAS), síndrome de 

Dumping, cáncer de próstata, 
melanoma negativo para bRAF

42074 2015 42145 N/A 100 2

Recordati 2017-002840-34 OSILODROSTAT FASE II Reclutando

Estudio de extensión, multicéntrico, abierto para evaluar la seguridad a largo 
plazo en pacientes con síndrome de Cushing endógeno que hayan completado 
un estudio anterior de osilodrostat (LCI699) patrocinado por Novartis y que el 

investigador considere que se están beneficiando del tratamiento continuado con 
osilodrostat

Síndrome de Cushing 43404 2018 43451 N/A 200 5

Recordati 2018-001522-25 OSILODROSTAT FASE II EC Finalizado
Estudio de fase II, multicéntrico, abierto y no comparativo para evaluar la 

farmacocinética, farmacodinámica y tolerabilidad de osilodrostat en niños y 
adolescentes con enfermedad de Cushing

Enfermedad de Cushing 43740 2019 N/A 43894 12 1

Recordati 2019-002475-34 REC 0559 FASE II Reclutando
Eficacia, seguridad y farmacocinética (FC) de 3 dosis de colirio REC 0/0559 para 

el tratamiento de la queratitis neurotrófica (NQ) en estadios II (moderada) y III 
(grave) en pacientes adultos

Queratitis Neurotrófica 43927 2020 44042 N/A 108 19

Sanofi Genzyme 2010-019340-40 PLERIXAFOR FASE I, FASE II EC Finalizado

Estudio combinado de fase 1/2 de búsqueda de dosis y comparativo, abierto, 
aleatorizado, para evaluar la eficacia y seguridad de plerixafor junto con 

regímenes estándar para la movilización de células madre hematopoyéticas a 
sangre periférica, y posterior recolección por aféresis, frente a solo regímenes 
estándar para la movilización en pacientes pediátricos, de 1 a <18 años, con 

tumores sólidos que reúnen los requisitos para trasplantes autólogos

Tumores sólidos (con exclusión de 
leucemia) que serán tratados con 

altas dosis de quimioterapia seguido 
de un transplante de células madre 

propias del niño

41609 2013 41737 42751 70 4

Sanofi Genzyme 2012-002365-35 FRESOLIMUMAB FASE II EC Finalizado
Estudio en fase 2, multicéntrico, doble ciego, aleatorizado, con dosis paralelas de 

fresolimumab o placebo en pacientes con glomeruloesclerosis focal y 
segmentaria primaria resistente a esteroides

Glomeruloesclerosis focal y 
segmentaria 41381 2013 41483 29/05/2015 125 8

Sanofi Genzyme 2015-000371-26 OLIPUDASE ALFA FASE II, FASE III Fin Reclutamiento
Estudio en fase II/III multicéntrico, aleatorizado, doble ciego, controlado con 

placebo, con dosis repetidas para evaluar la eficacia, seguridad, 
farmacodinámica y farmacocinética de olipudasa alfa en pacientes con 

deficiencia de esfingomielinasa ácida

Pacientes con deficiencia de 
esfingomielinasa ácida (Enfermedad 

de Niemann-Pick Tipo B)
42356 2015 42577 N/A 35 4

Sanofi Genzyme 2016-000301-37 ELIGLUSTAT FASE III Reclutando
Estudio abierto, de dos cohortes (con y sin imiglucerasa) y multicéntrico para 

evaluar la farmacocinética (FC), seguridad y eficacia de eliglustat en pacientes 
pediátricos con enfermedad de Gaucher (EG) tipo 1 (EG1) y tipo 3 (EG3)

Enfermedades congénitas, 
hereditarias y neonatales 43272 2018 43543 N/A 70 12

Sanofi Genzyme 2016-000942-77 NEOGAA, 
ALGLUCOSIDASE ALFA FASE III Reclutando

Estudio de fase III aleatorizado, multicéntrico, multinacional y doble ciego que 
compara la eficacia y la seguridad de infusiones bisemanales de neoGAA 

(GZ402666) y alglucosidasa alfa en pacientes con enfermedad de Pompe de 
inicio tardío sin tratamiento previo

Enfermedad de Pompe (deficiencia 
en ácido alglucosidasa alfa) 42663 2016 42699 N/A 90 4

Sanofi Genzyme 2017-001940-37
DEXAMETHASONE, 

ISATUXIMAB, 
CARFILZOMIB

FASE III Fin Reclutamiento

Estudio aleatorizado, abierto y multicéntrico para evaluar el beneficio clínico de 
isatuximab en combinación con carfilzomib (Kyprolis®) y dexametasona en 
comparación con carfilzomib con dexametasona en pacientes con mieloma 
múltiple recidivante y/o refractario que hayan recibido previamente de 1 a 3 

lineas de tratamiento

Mieloma múltiple 43068 2017 43119 N/A 300 15

Sanofi Genzyme 2017-002238-21
ISATUXIMAB, 

LENALIDOMIDE, 
DEXAMETHASONE, 

BORTEZOMIB

FASE III Reclutando

Estudio multicéntrico, abierto, aleatorizado, en fase III, para evaluar el beneficio 
clínico de isatuximab (SAR650984) en combinación con bortezomib (Velcade®), 
lenalidomida (Revlimid®) y dexametasona frente a bortezomib, lenalidomida y 

dexametasona en pacientes con mieloma múltiple recién diagnosticado no 
elegibles para trasplante

Mieloma de células plasmáticas 43096 2017 43137 N/A 440 16

Sanofi Genzyme 2019-000679-18 FITUSIRAN FASE II, FASE III Fin Reclutamiento
ATLAS-PEDS: Estudio abierto, multinacional de profilaxis con fitusiran en 

pacientes pediátricos varones de 1 a menos de 12 años de edad con hemofilia A 
o B

Hemofilia A o B 43664 2019 43671 30/10/2020 
(interrupción) 12 4

Sanofi Genzyme 2019-001844-22 N/A FASE I Reclutando N/A Enfermedad autoinmune contra 
glóbulos rojos (Anemia Hemolítica) 44012 2020 44211 N/A 18 2

Sanofi Genzyme 2019-002375-34 VENGLUSTAT FASE III Reclutando

Estudio multicéntrico, multinacional, aleatorizado, con doble ciego, controlado 
con placebo para evaluar la eficacia, farmacodinamia, farmacocinética, 

seguridad y tolerabilidad de venglustat en gangliosidosis GM2 de inicio tardío 
(enfermedad de Tay-Sachs y enfermedad de Sandhoff) junto con un 

gruposeparado para gangliosidosis GM2 juvenil/adolescente de inicio tardío y 
enfermedades extremadamente raras dentro de la misma vía y con una vía 

similar de esfingolípidos con base de glucosilceramida

Enfermedad de Tay-Sachs, 
Enfermedad de Sandhoff 43889 2020 44021 N/A 70 6

Sanofi Genzyme 2019-003139-47
LENALIDOMIDE, 

DEXAMETHASONE, 
ISATUXIMAB

FASE III Reclutando
Estudio clínico de fase III, aleatorizado, abierto y multicéntrico para comparar 

isatuximab (SAR650984) en combinación con lenalidomida y dexametasona con 
respecto a lenalidomida y dexametasona en pacientes con mieloma múltiple 

asintomático de alto riesgo

Mieloma múltiple asintomático 43997 2020 44022 N/A 500 12

Sanofi Genzyme 2019-004394-10 N/A FASE II Reclutando
Ensayo en fase 2, aleatorizado, doble ciego, controlado con placebo para 

evaluar la seguridad, eficacia, farmacodinámica y farmacocinética de 
SAR339375 administrado como inyección subcutánea semanalmente en 

pacientes con síndrome de Alport

Síndrome de Alport 44046 2020 44132 N/A 45 13

Sanofi Genzyme 2020-000769-18

RECOMBINANT 
COAGULATION FVIII FC ¿ 

VON WILLEBRAND 
FACTOR ¿ XTEN FUSION 

PROTEIN

FASE III No iniciado

Estudio abierto multicéntrico de fase III sobre la seguridad, eficacia y 
farmacocinética del factor de coagulación recombinante intravenoso VIII Fc-

Factor von Willebrand-Proteína de fusión XTEN (rFVIIIFc-VWF-XTEN; BIVV001) 
en pacientes pediátricos previamente tratados menores de 12 años con hemofilia 

A grave

Hemofilia A 44134 2020 N/A N/A 70 6

Sanofi Genzyme 2020-002215-22

RECOMBINANT 
COAGULATION FVIII FC ¿ 

VON WILLEBRAND 
FACTOR ¿ XTEN FUSION 

PROTEIN

FASE III No iniciado
Estudio abierto multicéntrico de fase III sobre la seguridad y eficacia a largo 
plazo del factor de coagulación recombinante intravenoso VIII·Fc-Factor von 

Willebrand-Proteína de fusión XTEN (rFVIIIFc-VWF-XTEN; BIVV001) en 
pacientes previamente tratados con hemofilia A grave

Hemofilia A 44211 2021 N/A N/A 267 4

Sanofi Genzyme 2020-004162-18 BIVV020 FASE II No iniciado
Estudio multicéntrico en fase IIa, abierto y no aleatorizado para evaluar la 

eficacia, la seguridad y la tolerabilidad de BIVV020 en adultos con 
trombocitopenia inmunitaria (TPI) persistente/crónica

Trombocitopenia inmunitaria (TPI) 44281 2021 N/A N/A 12 3

Sanofi Genzyme 2020-004400-34 VENGLUSTAT FASE III No iniciado
Estudio de extensión abierto y multicéntrico para caracterizar la eficacia y la 

seguridad a largo plazo del tratamiento temprano con venglustat (GZ/
SAR402671) frente al tratamiento tardío en pacientes con enfermedad renal 
poliquística autosómica dominante (ERPAD) en riesgo de progresión rápida

Enfermedad renal quística 
congénita 44265 2021 N/A N/A 640 17

Sobi 2016-004223-23                                                                   
NCT03311854 EMAPALUMAB FASE II Fin Reclutamiento

Estudio piloto abierto, multicéntrico y de un solo grupo para evaluar la seguridad, 
tolerabilidad, farmacocinética y eficacia de administraciones intravenosas de 

NI-0501, un anticuerpo monoclonal anti-interferón gamma (anti-IFNγ), en 
pacientes con artritis idiopática juvenil de inicio sistémico (AIJiS) que desarrollan 

síndrome de activación del macrófago/ HLH secundaria (SAM/HLHs)

Síndrome de activación de 
macrofagos / linfohistiocitosis 

hemofagocítica secundaria (MAS/
sHLH) en pacientes con artritis 

idiopática juvenile sistesmica (sJIA)

43003 2017 43082 43725 5 3

Sobi 2017-003114-10                                                              
NCT03312751 EMAPALUMAB FASE III Reclutando

Un estudio abierto, de brazo único, multicéntrico, para ampliar el acceso a 
emapalumab, un anticuerpo monoclonal anti-interferón gamma (anti-IFN¿), y 

para evaluar su eficacia, seguridad, impacto en la calidad de vida y resultados a 
largo plazo en pacientes de pediatría con linfohistiocitosis hemofagocítica 

primaria

Linfohistiocitosis hemofagocítica 
primaria (LHHp) 43195 2018 43367 N/A 34 4

Sobi NCT02976753 Efmoroctocog alfa 
(rFVIIIFc) FASE IV Fin Reclutamiento

Estudio prospectivo, multicéntrico y no intervencionista de 24 meses para 
evaluar la eficacia de Elocta en comparación con los productos de factor 

convencional en el tratamiento profiláctico de pacientes con hemofilia A (A-
SURE)

Hemofilia A N/A N/A 42705 44499 358 -

Sobi NCT03901755 Eftrenonacog alfa (rFIXFc) FASE IV Pendiente de autorización en 
España

Un estudio multicéntrico internacional, prospectivo, no intervencionista de 24 
meses para describir la eficacia y el uso de Alprolix en el mundo real en 

pacientes con hemofilia B (B-MORE)
Hemofilia B 43437 2018 43709 45107 150 8 Pendiente de 

autorización

Sobi NCT04161495 Efanesoctocog alfa FASE III Reclutando
Estudio abierto intervencional de fase 3 de un factor de coagulación 

recombinante intravenoso VIII Fc-Factor von Willebrand-Proteína de fusión, 
BIVV001, en pacientes con hemofilia A severa (XTEND-1)

Hemofilia A 28/01/2020 2020 22/06/2020 N/A 164 4

Sobi NCT04293523 Efmoroctocog alfa 
(rFVIIIFc) FASE IV Reclutando Un estudio de 48 meses para evaluar la efectividad a largo plazo de Elocta en la 

salud de las articulaciones (A-MORE) Hemofilia A 43437 2018 43920 46295 300 54

Sobi NCT04759131 Efanesoctocog alfa FASE III Reclutando Seguridad, eficacia y FC de BIVV001 en pacientes pediátricos con hemofilia A 
(XTEND-Kids) Hemofilia A 30/10/2020 2020 N/A N/A 70 6

Takeda 2011-005468-10
IXAZOMIB CITRATE, 

DEXAMETASONA  
dexametasona

FASE III Fin Reclutamiento
Estudio Fase III, aleatorizado, controlado, abierto, multicéntrico, de Seguridad y 

Eficacia de Dexametasona más MLN9708 o tratamiento de elección médica 
administrado a pacientes con Amiloidosis sistémica de cadena ligera en recaída 

o refractario (AL).

Amiloidosis sistémica de cadena 
ligera en recaída o refractario N/A N/A 41255 N/A 248 5

Takeda 2011-005496-17
IXAZOMIB CITRATE, 

LENALIDOMIDA, 
DEXAMETASONA  

dexametasona

FASE III EC Finalizado

Estudio en fase III, aleatorizado, multicéntrico, doble ciego que compara 
MLN9708 oral más lenalidomida y 

dexametasona frente a placebo más lenalidomida y dexametasona para el 
tratamiento de pacientes adultos con 

mieloma múltiple en recaída o refractario.

Mieloma múltiple en recaída o 
refractario N/A N/A 41149 44286 722 36

Takeda 2011-005718-12 BRIGATINIB FASE I, FASE II EC Finalizado
Estudio de Fase 1/2 de Seguridad, Tolerabilidad, Farmacocinética y Actividad 

Antitumoral Preliminar del Inhibidor 
ALK / EGFR Oral AP26113

cáncer de pulmón N/A N/A 40806 42913 7 7

Takeda 2012-004128-39 BRENTUXIMAB VEDOTIN FASE IV Fin Reclutamiento
Estudio de fase 4, abierto, con un único grupo de tratamiento, para evaluar 

brentuximab vedotin en pacientes con linfoma anaplásico sistémico de células 
grandes en recaída o refractario 

Linfoma anaplásico sistémico de 
células grandes en recaída o 

refractario 
41624 2013 41689 previsto Abril 2021 3 -

Takeda 2013-002076-41 IXAZOMIB CITRATE FASE III EC Finalizado

Estudio Fase III, aleatorizado, controlado con placebo, doble ciego de citrato de 
Ixazomib oral (MLN9708) como 

tratamiento de mantenimiento en pacientes con mieloma múltiple después de 
trasplante autólogo de células 

madre.

mieloma múltiple después de 
trasplante autólogo de células 

madre.
41801 2014 41836 N/A 652 36

Takeda 2013-002134-21 BRIGATINIB FASE II EC Finalizado
Estudio de fase 2, aleatorizado, con AP26113 en pacientes con cáncer de 

pulmón no microcítico (CPNM) ALKpositivo 
tratados previamente con crizotinib

cáncer de pulmón no microcítico 
(CPNM) ALKpositivo N/A N/A 41960 43888 10 10

Takeda 2013-002292-18 TAK-659 FASE I EC Finalizado
Estudio de fase 1, abierto, con escalada de dosis y primera administración en 

humanos de TAK-659 en pacientes adultos con tumor sólido avanzado y 
linfomas.

tumores sólidos avanzados y 
linfomas 42124 2015 42376 43761 143 3

Takeda 2014-001394-13 IXAZOMIB CITRATE FASE III EC Finalizado
Estudio Fase III, aleatorizado, controlado con placebo, doble ciego de 

tratamiento de mantenimiento con citrato de Ixazomib oral (MLN9708) después 
de tratamiento inicial en pacientes con mieloma múltiple de nuevo diagnostico no 

sometidos a trasplante de células madre

mieloma múltiple de nuevo 
diagnostico no sometidos a 
trasplante de células madre

42054 2015 42090 44254 706 48

Takeda 2014-001617-12 PONATINIB FASE II Fin Reclutamiento
Ensayo de fase II, aleatorizado y sin enmascaramiento para caracterizar la 
eficacia y la seguridad de diferentes dosis de ponatinib en pacientes con 

leucemia mielógena crónica en fase crónica resistente
Leucemia mielógena crónica en 

fase crónica 42277 2015 42471 N/A 450 30

Takeda 2014-003942-28 VEDOLIZUMAB FASE III EC Finalizado
Estudio internacional, aleatorizado, doble ciego, controlado con placebo y con 

grupos paralelos para evaluar la eficacia y la seguridad de vedolizumab i.v. para 
el tratamiento de la colangitis esclerosante primaria, con enfermedad inflamatoria 

intestinal subyacente

Colangitis Esclerosante Primaria 
(CEP), Enfermedad Inflamatoria 

Intestinal (EII)
42519 2016 N/A 42789 258 16

Takeda 2014-005394-37
SAPANISERTIB, 
SERABELISIB, 
PACLITAXEL

FASE II EC Finalizado
Estudio de fase II aleatorizado de MLN0128 (inhibidor doble de 

TORC1/2),MLN0128 + MLN1117 (inhibidor de PI3K?), paclitaxel semanal, o la 
combinación de paclitaxelsemanal y MLN0128 en mujeres con cáncer de 

endometrio avanzado, recurrente o persistente 

 Cáncer de endometrio avanzado, 
recurrente o persistente 42537 2016 42613 43941 241 7

Takeda 2014-005496-87
HYQVIA/HyQvia/10% 

(GAMMAGARD LIQUID/
KIOVIG)

FASE III Fin Reclutamiento

Estudio de fase III sobre la eficacia, la seguridad y la tolerabilidad de la infusión 
de inmunoglobulina (humana) al 10 % con hialuronidasa recombinante humana 

(HYQVIA/HyQvia) y la infusión de inmunoglobulina (humana) al 10 % 
(GAMMAGARD LIQUID/KIOVIG) para el tratamiento de la 

polirradiculoneuropatía desmielinizante inflamatoria crónica (PDIC) 

Polirradiculoneuropatía 
desmielinizante inflamatoria crónica 19/11/2015 2015 42980 N/A 174 -

Takeda 2015-000221-37
PEVONEDISTAT 

HYDROCHLORIDE, 
AZACITIDINE

FASE II Reclutando
Estudio clínico de fase 2, aleatorizado, controlado y abierto para comparar la 
eficacia y la seguridad de pevonedistat más azacitidina frente a azacitidina en 

monoterapia en pacientes con síndromes mielodisplásicos de alto riesgo,  
leucemia mielomonocítica crónica y leucemia mielógena aguda pobre en blastos

Síndrome mielodisplasicos de alto 
riesgo (SMD), Leucemia 

mielomonocítica crónica (LMMC), 
Leucemia mielógena aguda pobre 

en blastos (LMA)

42426 2016 42531 N/A 117 14

Takeda 2015-002133-22
SAPANISERTIB, 
SERABELISIB, 
EVEROLIMUS

FASE II EC Finalizado

Estudio abierto en fase II para evaluar la eficacia y la seguridad de MLN0128 en 
monoterapia y la combinación de MLN0128 + MLN1117 en comparación con 

everolimus en el tratamiento de pacientes adultos con carcinoma renal de células 
claras avanzado o metastásico que ha progresado con tratamiento dirigido 

contra el factor de crecimiento endotelial vascular

carcinoma renal de células claras 
metastásico (CRCcm) 42519 2016 42592 43516 96 7

Takeda 2015-002136-40 BAX 855 FASE III Reclutando
Phase 3, prospective, multi-center, open label study to investigate 

safety, immunogenicity, and hemostatic efficacy of PEGylated Factor VIII 
(BAX 855) in previously untreated patients (PUPs) < 6 years with 

severe hemophilia A (FVIII < 1%)

 Hemofiia A 19/11/2015 2015 22/02/2016 N/A 100 -

Takeda 2015-003447-19 BRIGATINIB FASE III EC Finalizado Estudio abierto y multicéntrico en fase III de brigatinib (AP26113) frente a 
crizotinib en pacientes con cáncer de pulmón avanzado con ALK positiva 

cáncer de pulmón avanzado con 
ALK positiva N/A N/A 43734 44043 31 31

Takeda 2015-003472-78 VEDOLIZUMAB FASE IV EC Finalizado
Estudio de fase IV aleatorizado doble ciego y controlado con placebo para 

evaluar la eficacia y la seguridad de 
Entyvio (Vedolizumab i.v.) en el tratamiento de la pouchitis crónica.

Colitis, Ulcerative; 
Inflammatory Bowel Diseases; 

Pouchitis
N/A N/A 41559 44197 102 2

Takeda 2015-003612-20 SAPANISERTIB, 
FLUVESTRANT FASE II EC Finalizado

 Estudio de fase 2, abierto, de MLN0128 (un inhibidor de TORC1/2) en 
combinación con fulvestrant en mujeres con cáncer de mama avanzado o 
metastásico ER positivo/HER2 negativo que hayan progresado durante o 

después de un tratamiento con inhibidores de la aromatasa. 

Cáncer de mama avanzado o 
metastásico. 42530 2016 42577 43794 141 23

Takeda 2015-004112-38 BRENTUXIMAB VEDOTIN FASE I, FASE II No iniciado
Estudio abierto con Brentuximab Vedotin+ Adriamicina, Vinblastina y 

Dacarbazina en pacientes pediátricos con linfoma de Hodgkin en estadio 
avanzado recientemente diagnosticado

Linfoma de Hodgkin 42755 2017 N/A N/A 61 6

Takeda 2015-005521-39 BAX 802 (rpFVIII) FASE III Fin Reclutamiento
Estudio de fase III, multicéntrico, de un solo brazo y abierto sobre la eficacia y la 

seguridad del factor VIII recombinante porcino con dominio B suprimido (BAX 
802) en sujetos con hemofilia A congénita con inhibidores del factor VIII 

sometidos a intervenciones quirúrgicas u otros procedimientos invasivos. 

Hemofilia A congénitca con 
inhibidores del factor VIII 42536 2016 42548 N/A 14 3

Takeda 2015-005576-22 BAX888 FASE I Fin Reclutamiento

A Global, Open-Label, Multicenter, Phase 1/2 Study of the 
Safety and Dose Escalation of BAX 888, an Adeno-Associated 
Virus Serotype 8 (AAV8) Vector Expressing B-Domain Deleted 

Factor VIII (BDD-FVIII) in Severe Hemophilia A Subjects 
Administered a Single Intravenous Infusion

Terapia Génica en Hemofilia A 43175 2018 43214 N/A 3 3

Takeda 2016-000374-37
HYQVIA/HyQvia/10% 

(GAMMAGARD LIQUID/
KIOVIG)

FASE III Reclutando
Tolerabilidad y seguridad a largo plazo de la infusión de inmunoglobulina 

(humana) al 10 % con hialuronidasa recombinante humana (HYQVIA/HyQvia) 
para el tratamiento de la polirradiculoneuropatía desmielinizante inflamatoria 

crónica (PDIC)

 polirradiculoneuropatía 
desmielinizante inflamatoria crónica 42953 2017 43284 N/A 149 -

Takeda 2016-001271-68 MOBOCERTINIB 
(TAK-788) FASE I, FASE II Fin Reclutamiento

Estudio de  fase I/II de la seguridad, la farmacocinética y la actividad antitumoral 
del inhibidor oral de EGFR/HER2, TAK-788 (AP32788), en el cáncer de pulmón 

no microcítico
Cáncer de pulmón no microcítico 

(CPNM) 43584 2019 43637 43812 114 6

Takeda 2016-001426-34
TAK-659 , bendamustine; 

gemcitabine hydrochloride; 
ibrutinib; lenalidomide; 

rituximab (IV)

FASE I EC Finalizado

Estudio en fase Ib, de escalada de la dosis, para determinar la dosis 
recomendada para la fase II de TAK-659 en combinación con bendamustina (± 

rituximab), gemcitabina, lenalidomida o ibrutinib para el tratamiento de pacientes 
con linfoma no-Hodgkin en estadio avanzado después de haber recibido al 

menos 1 línea de tratamiento anterior

 linfoma no-Hodgkin en estadio 
avanzado 43083 2017 43164 43600 43 4

Takeda 2016-001477-33 Recombinant von 
Willebrand factor FASE III Reclutando

Estudio clínico abierto en fase III, prospectivo, multicéntrico y no controlado para 
determinar la eficacia, la seguridad y la tolerabilidad del rVWF con o sin ADVATE 

en el tratamiento y control de las hemorragias, la eficacia y la seguridad del 
rVWF en cirugías programadas y de urgencia, y la farmacocinética (FC) del 

rVWF en niños diagnosticados de enfermedad grave de von Willebrand 

BAX 111 rVWF in Pediatrics 14/02/2017 2017 42895 N/A 27 -

Takeda 2016-001681-28 IXAZOMIB CITRATE FASE II EC Finalizado
Protocolo de continuación, abierto, para pacientes incluidos anteriormente en 

estudios de ixazomib patrocinados 
por Millennium (Fase 2).

cancer de los globulos blancos de la 
sangre 42670 2016 42720 N/A 31 2

Takeda 2016-004742-28 IXAZOMIB CITRATE, 
POMALIDOMIDE FASE II, FASE III Fin Reclutamiento

Estudio en fase 2/3, aleatorizado y abierto de comparación de ixazomib/
dexametasona por vía oral y pomalidomida/dexametasona por vía oral en el 

mieloma múltiple recidiva o resistente
Mieloma múltiple recidiva o 

resistente 43080 2017 43109 N/A 300 30

Takeda 2017-000318-40
AZACITIDINE, 

PEVONEDISTAT 
HYDROCHLORIDE

FASE III Fin Reclutamiento
Estudio clínico de fase 3, abierto, aleatorizado y controlado de pevonedistat más 

azacitidina frente a azacitidina en monoterapia como tratamiento de primera 
línea en pacientes con síndromes mielodisplásicos de alto riesgo, leucemia 

mielomonocítica crónica o leucemia mielógena aguda pobre en blastos

Síndromes mielodisplásicos (SMD) 
de alto riesgo, Leucemia 

mielomonocítica crónica (LMMC), 
Leucemia mielógena aguda (LMA) 

pobre en blastos

43124 2018 43157 N/A 450 31

Takeda 2017-000725-12 N/A FASE III Reclutando

Estudio fase III, multicéntrico, internacional, aleatorizado, doble ciego, de grupos 
paralelos y controlado con placebo para evaluar la eficacia y la seguridad de 
células madre alogénicas expandidas derivadas del tejido adiposo (eASC) de 
adultos para el tratamiento de fístulas perianales complejas en pacientes con 

enfermedad de Crohn tras un periodo de 24 semanas y un periodo de 
seguimiento de 52 semanas. Estudio ADMIRE-CD II

Enfermedad de Crohn perianal 
fistulizante 42942 2017 42985 N/A 326 29

Takeda 2017-000858-18 BAX 930 FASE III Reclutando

Estudio cruzado en fase III, abierto, prospectivo, aleatorizado, controlado, 
multicéntrico y de 2 periodos con la continuación de un solo grupo para evaluar 

la seguridad y la eficacia de BAX 930 (rADAMTS13) en el tratamiento profiláctico 
y a demanda de sujetos con púrpura trombocitopénica trombótica congénita 

grave (PTTc, síndrome de Upshaw-Schulman [SUS], púrpura trombocitopénica 
trombótica hereditaria [PTTh]

Púrpura trombocitopénica 
trombótica congénita grave (PTTc, 

Síndrome Upshaw-Schulman, 
púrpura trombocitopénica 

trombótica hereditaria [PTTh]) 

27/11/2017 2017 43534 N/A 60 -

Takeda 2017-002491-10 DARVADSTROCEL FASE IV Reclutando
Estudio de seguridad posautorización para evaluar la seguridad y la eficacia a 

largo plazo de la administración repetida de darvadstrocel en pacientes con 
enfermedad de Crohn y fístulas perianales complejas (ASPIRE)

Fistulización perianal en 
Enfermedad de Crohn 43985 2020 44134 N/A 50 13

Takeda 2017-003471-54 TAK-831, quetiapine; 
risperidone FASE II Reclutando

Estudio de fase II, aleatorizado, con doble enmascaramiento, controlado con 
placebo y con grupos paralelos de 12 semanas de duración, para evaluar la 

eficacia, seguridad, tolerabilidad y farmacocinética de 3 dosis de TAK-831 en el 
tratamiento adyuvante de sujetos adultos con síntomas negativos de 

esquizofrenia.

Esquizofrenia 43234 2018 43238 N/A 307 2

Takeda 2018-000397-30 PONATINIB FASE III Reclutando
Estudio de fase 3, multicéntrico, aleatorizado, abierto, para comparar ponatinib 

frente a imatinib, administrados en combinación con quimioterapia de intensidad 
reducida en pacientes con leucemia linfoblástica aguda positiva para el 

cromosoma Filadelfia de nuevo diagnóstico 

Leucemia linfoblástica aguda 
positiva para el cromosoma 

Filadelfia de nuevo diagnóstico 
43396 2018 43434 N/A 320 5

Takeda 2018-000635-27 BRIGATINIB FASE II Fin Reclutamiento
Brigatinib en pacientes con cáncer de pulmón no microcítico avanzado con 

linfoma anaplásico cinásico positivo (ALK+) cuyo cáncer ha progresado durante 
el tratamiento con alectinib o ceritinib 

Cáncer de pulmón de células no 
pequeñas metastático o localmente 

avanzado
43392 2018 43490 N/A 104 11

Takeda 2018-001393-16 SHP607 (mecasermina 
rinfabato) FASE II Reclutando

Estudio de fase 2b, multicéntrico, aleatorizado, abierto, controlado y de 3 grupos 
para evaluar la 

eficacia y la seguridad clínicas de SHP607 en la prevención de la enfermedad 
pulmonar crónica hasta la edad 

corregida de 12 meses en comparación con la asistencia neonatal habitual en 
lactantes muy prematuros

Enfermedad pulmonar crónica 43745 2019 30/10/2019 N/A 600 -

Takeda 2018-001624-19 BRIGATINIB, MIDAZOLAM FASE I Fin Reclutamiento
Estudio fase 1 de interacción farmacológica entre brigatinib y el sustrato de 
CYP3A, midazolam en pacientes con tumores sólidos ALK positivo o ROS1 

positivo
tumores sólidos ALK positivo o 

ROS1 positivo 43423 2018 43671 N/A 24 9

Takeda 2018-001957-29 BRIGATINIB, ALECTINIB, FASE III Reclutando
Estudio en fase III, aleatorizado y abierto de brigatinib (ALUNBRIGTM) en 

comparación con alectinib (ALECENSA®) en pacientes con cáncer de pulmón no 
microcítico avanzado positivo para cinasa de linfoma anaplásico que han 

progresado con crizotinib (XALKORI®) 

Cáncer de pulmón no microcítico 
avanzado o metastásico ALK 

positivo
43392 2018 43511 N/A 246 12

Takeda 2018-002093-42 LANADELUMAB FASE III Fin Reclutamiento
Estudio SPRING: Estudio de fase 3, abierto y multicéntrico para evaluar la 
seguridad, la farmacocinética y la farmacodinamia de lanadelumab para la 

prevención de las crisis agudas de angioedema hereditario (AEH) en pacientes 
pediátricos de 2 a menos de 12 años

Angioedema hereditario 43719 2019 43746 N/A 20 2

Takeda 2018-002141-11 VEDOLIZUMAB FASE III Reclutando
Estudio multicéntrico, aleatorizado, con doble enmascaramiento y controlado con 
placebo para evaluar la eficacia y la seguridad de vedolizumab para la profilaxis 

de la enfermedad injerto contra huésped aguda gastrointestinal en sujetos 
sometidos a trasplante alogénico de células madre hematopoyéticas

Enfermedad injerto contra huésped 
aguda gastrointestinal (EICH) 43455 2018 43497 N/A 558 39

Takeda 2018-003291-12 SHP611 FASE II Fin Reclutamiento
Estudio global, multicéntrico, abierto, comparativo con controles históricos 

equiparables, de SHP611 intratecal en sujetos con leucodistrofia metacromática 
infantil tardía

Leucodistrofia metacromática tardía 
(LMT) 16/05/2019 2019 18/09/2019 N/A 42 -

Takeda 2018-003453-16 Recombinant von 
Willebrand factor FASE III Reclutando

 Estudio en fase IIIb, prospectivo, abierto, no controlado y multicéntrico sobre la 
seguridad y la eficacia a largo plazo de la profilaxis con rVWF en sujetos 

pediátricos y adultos con enfermedad de von Willebrand (EVW) grave 
enfermedad de von Willebrand  

grave 43743 2019 43473 N/A 64 -

Takeda 2018-003775-35 APADAMTASE ALFA FASE II Reclutando

Estudio de fase II, multicéntrico, aleatorizado, con doble enmascaramiento, 
controlado con placebo en pacientes con púrpura trombocitopénica trombótica 
adquirida (PTTa) para evaluar la farmacocinética, la seguridad y la eficacia de 
rADAMTS-13 (SHP655) administrado junto con el tratamiento de la práctica 

clínica habitual

Púrpura trombocitopénica 
trombótica adquirida (PTTa) 43629 2019 43683 N/A 33 8

Takeda 2018-003775-35 SHP655 FASE II Reclutando

Estudio de fase II, multicéntrico, aleatorizado, con doble enmascaramiento, 
controlado con placebo en pacientes con púrpura trombocitopénica trombótica 
adquirida (PTTa) para evaluar la farmacocinética, la seguridad y la eficacia de 
rADAMTS-13 (SHP655) administrado junto con el tratamiento de la práctica 

clínica habitual 

púrpura trombocitopénica 
trombótica adquirida (PTTa) 43629 2019 43683 N/A 30 -

Takeda 2018-003907-20 IXAZOMIB CITRATE, FASE I EC Finalizado

Estudio de fase 1 abierto para evaluar la dosis máxima tolerada, la 
farmacocinética y la seguridad de ixazomib administrado por vía intravenosa a 

pacientes pediátricos de 0 a <18 años con leucemia linfoblástica aguda en 
recaída o resistente, con o sin enfermedad extramedular, o con linfoma 

linfoblástico en recaída o resistent

Leucemia linfoblástica aguda en 
recaída o resistente y linfoma 

linfoblástico en recaída o resistente 
43656 2019 43809 44092 18 3

Takeda 2018-004049-17 N/A FASE I Reclutando N/A

Síndromes mielodisplásicos de alto 
riesgo (SMD), Leucemia 

mielomonocítica crónica de alto 
riesgo (LMMC), Leucemia 
mielógena aguda (LMA)

43648 2019 43656 N/A 60 30

Takeda 2018-004049-17
AZACITIDINE, 

PEVONEDISTAT 
HYDROCHLORIDE

FASE I Reclutando

estudio de fase I/Ib de Pevonedistat en combinación con Azacitidina en pacientes 
con síndromes 

mielodisplásicos de alto riesgo, leucemia mielomonocítica crónica o leucemia 
mielógena aguda en recaida / 

refractaria con insuficiencia renal grave o insuficiencia hepática leve.

 Síndromes mielodisplásicos de alto 
riesgo (SMD),Leucemia 

mielomonocítica crónica de alto 
riesgo (LMMC), Leucemia 
mielógena aguda (LMA)

43648 2019 43656 N/A 42 7

Takeda 2019-000333-39 DARVADSTROCEL FASE IV Reclutando
Seguimiento de un estudio en fase III para evaluar la eficacia y la seguridad a 

largo plazo de darvadstrocel en el tratamiento de fístulas perianales complejas, 
en pacientes con enfermedad de Crohn que han participado en el estudio 

ADMIRE II

Fístulas perianales en la 
enfermedad de Crohn 43755 2019 43840 N/A 150 14

Takeda 2019-001703-20 LANADELUMAB, 
ICATIBANT FASE III Reclutando

Estudio en fase III, multicéntrico, aleatorizado, controlado con placebo, doble 
ciego para evaluar la eficacia y la seguridad de lanadelumab para la prevención 
contra las crisis agudas de angioedema no histaminérgico con inhibidor de C1 

(C1-INH) normal

Angioedema no histaminérgico con 
inhibidor de C1 normal (C1-INH) y 
angioedema adquirido debido a 

déficit de C1-INH

44070 2020 44175 N/A 120 14

Takeda 2019-001845-42
MOBOCERTINIB 

(TAK-788), CISPLATIN, 
PEMETREXED

FASE III Fin Reclutamiento
Estudio de fase 3 abierto, aleatorizado y multicéntrico para comparar la eficacia 
de TAK-788 como tratamiento de primera línea frente a quimioterapia a base de 

platino en pacientes con cáncer de pulmón no microcítico con mutaciones de 
EGFR por inserción en el exón 20

Cáncer de pulmón no microcítico 43880 2020 43896 05/02/2021 
(Interrumpido) 318 18

Takeda 2019-002549-39 PONATINIB FASE I, FASE II Reclutando

Estudio fundamental de fase 1/2, con un solo grupo, abierto, para evaluar la 
seguridad y la eficacia de ponatinib con quimioterapia en pacientes pediátricos 
con leucemia linfoblástica aguda (LLA) con cromosoma Filadelfia positivo (Ph+) 
que han recaído o son resistentes o intolerantes a un tratamiento previo con un 

inhibidor de la tirosina quinasa o que tienen la mutación T315I

Leucemia linfoblástica aguda 44222 2021 44236 N/A 86 2

Takeda 2019-003383-47 TAK-079 FASE II Reclutando
Estudio de fase 2, aleatorizado y controlado con placebo para evaluar la 

seguridad, la tolerabilidad y la eficacia de TAK-079 en pacientes con miastenia 
grave generalizada

Miastenia grave generalizada 43997 2020 44127 N/A 36 5

Takeda 2020-000777-24 TAK-994 FASE II Reclutando
Un estudio aleatorizado, doble ciego, controlado con placebo, de dosis oral de 

aumento múltiple para evaluar la seguridad, tolerabilidad, farmacocinética y 
farmacodinámica de TAK-994 en pacientes con narcolepsia con o sin cataplejía 

(narcolepsia tipo 1 o narcolepsia tipo 2) 

Narcolepsia con o sin cataplejia 44239 2021 44259 N/A 202 7

Takeda 2020-003193-48 DARVADSTROCEL FASE III Reclutando
Estudio de Fase III, Abierto y Multicéntrico para Evaluar la Eficacia y Seguridad 

de Darvadstrocel en el Tratamiento de la Fístula Perianal Compleja en Población 
Pediátrica con Enfermedad de Crohn Durante  24 Semanas y un período de 

seguimiento extendido de hasta 52 semanas

Fístulas perianales complejas en la 
enfermedad de Crohn 44159 2020 44271 N/A 20 10

Ultragenyx 2013-001152-35 N/A FASE I, FASE II EC Finalizado Estudio abierto de fase 1/2 para evaluar la seguridad, la eficacia y la dosis de la 
terapia sustitutiva enzimática con la GUShr UX003 en pacientes con MPS VII

Mucopolisacaridosis de tipo VII 
(MPS VII, síndrome de Sly) 41872 2014 41913 42438 5 1

Ultragenyx 2013-003771-35 N/A FASE II EC Finalizado
Un ensayo clínico doble ciego, controlado con placebo, de grupos paralelos para 

evaluar la seguridad y la eficacia de UX007 en sujetos con síndrome por 
deficiencia del transportador de glucosa de tipo 1

Síndrome por deficiencia del 
transportador de glucosa de tipo 1 42327 2015 42382 42933 40 2

Ultragenyx 2015-000104-26 N/A FASE II EC Finalizado Estudio abierto de terapia enzimática sustitutiva con la rhGUS UX003 en 
pacientes con MPS VII menores de 5 años

Mucopolisacaridosis de tipo VII 
(MPS VII, síndrome de Sly) 42465 2016 42636 43550 15 1

Ultragenyx 2015-000389-69 N/A FASE II EC Finalizado
Estudio de extensión abierto para evaluar la seguridad y eficacia a largo plazo de 
UX007 en sujetos con síndrome de deficiencia del transportador de glucosa de 

tipo 1 (SD Glut1)
Síndrome por deficiencia del 

transportador de glucosa de tipo 1 42877 2017 42928 43444 40 1

Ultragenyx 2015-005536-17 N/A FASE III EC Finalizado
Estudio de fase III, aleatorizado, doble ciego, controlado con placebo, con diseño 

cruzado para evaluar la eficacia y la seguridad de UX007 en el tratamiento de 
trastornos del movimiento asociados al síndrome de deficiencia del transportador 

de glucosa tipo 1 (Glut1 DS)

Síndrome de deficiencia del 
transportador de glucosa tipo 1 42811 2017 42898 43742 40 2

Ultragenyx 2016-000600-29 BUROSUMAB FASE III EC Finalizado
Estudio aleatorizado, abierto de fase III para evaluar la eficacia y seguridad de 
KRN23 frente al tratamiento con fosfato oral y vitamina D activa en pacientes 

pediátricos con hipofosfatemia ligada al cromosoma X (HLX)
Raquitismo hereditario 42632 2016 N/A 42832 60 3

Ultragenyx 2016-001057-40 N/A FASE I, FASE II Fin reclutamiento
Estudio de fase 1/2, abierto, de seguridad y determinación de dosis de la 

transferencia del gen de la ornitina transcarbamilasa (OTC) humana mediada por 
el virus adenoasociado (AAV) de serotipo 8 (AAV8) en adultos con deficiencia de 

OTC de comienzo tardío

Deficiencia de ornitina 
transcarbamilasa 42802 2017 42913 N/A 12 2

Ultragenyx 2016-003023-30 N/A FASE I, FASE II Fin reclutamiento
Estudio de fase 1/2, abierto, de seguridad y búsqueda de dosis de  la 

transferencia del gen de la glucosa-6-fosfatasa (G6Pasa) mediada por el virus 
adenoasociado (AAV) de serotipo 8 (AAV8) en adultos con glucogenosis de tipo 

Ia (GSD-Ia)

Glucogenosis de tipo Ia (GSD-Ia) 43431 2018 43451 N/A 12 3

Ultragenyx 2018-000156-18 N/A FASE I, FASE II Reclutando
Estudio de seguimiento a largo plazo para evaluar la seguridad y la eficacia de la 
transferencia del gen de la ornitina transcarbamilasa (OTC) humana mediada por 
el virus adenoasociado (AAV) de serotipo 8 (AAV8) en adultos con deficiencia de 

OTC de comienzo tardío

Deficiencia de ornitina 
transcarbamilasa 43269 2018 43360 N/A 9 3

Vertex 2012-003990-24 LUMACAFTOR, 
IVACAFTOR FASE III EC Finalizado

Estudio de fase 3, aleatorizado, doble ciego, controlado con placebo, de grupos 
paralelos para evaluar la eficacia y la seguridad de lumacaftor en combinación 

con ivacaftor en pacientes de 12 o más años de edad con fibrosis quística y 
homocigóticos para la mutación F508del-CFTR

Fibrosis Quística 41495 2013 41751 41752 501 49

Vertex 2013-000604-41 LUMACAFTOR, 
IVACAFTOR FASE III EC Finalizado

Estudio de extensión de fase 3 para evaluar la seguridad y la eficacia del 
tratamiento a largo plazo con lumacaftor en combinación con ivacaftor en sujetos 
de 12 años o más con fibrosis quística, homocigóticos o heterocigóticos para la 

mutación F508del-CFTR

Fibrosis Quística 41611 2013 41714 42466 1000 20

Vertex 2014-004787-37 IVACAFTOR FASE III EC Finalizado

Estudio fase 3, aleatorizado, doble ciego, controlado con placebo, de grupos 
paralelos para evaluar la eficacia y seguridad de VX-661 en combinación con 

Ivacaftor en sujetos a partir de 12 años con fibrosis quística, heterocigóticos para 
la mutación F508del-CFTR y una segunda mutación del CFTR que no sea 

probable que respondan al tratamiento con VX-661 y/o Ivacaftor (F508del/no 
respondedores)

Fibrosis Quística 42303 2015 42377 42517 300 30

Vertex 2014-004827-29 IVACAFTOR FASE III EC Finalizado
Estudio de extensión, fase III, abierto para evaluar la seguridad y la eficacia del 
tratamiento a largo plazo con VX 661 en combinación con Ivacaftor en sujetos a 
partir de 12 años con fibrosis quística, homocigóticos o heterocigóticos para la 

mutación F508del-CFTR

Fibrosis Quística 42381 2016 42425 43420 1375 41

Vertex 2014-004837-13 IVACAFTOR FASE III EC Finalizado
Estudio fase III, aleatorizado, doble ciego, controlado con placebo, de grupos 
paralelos para evaluar la eficacia y seguridad de VX-661 en combinación con 

Ivacaftor en sujetos a partir de 12 años con fibrosis quística, homocigotos para la 
mutación F508del-CFTR

Fibrosis Quística 42187 2015 42222 42751 490 42

Vertex 2016-000454-36 TEZACAFTOR, 
IVACAFTOR, VX-440 FASE II EC Finalizado

Estudio en fase II, aleatorizado, doble ciego y controlado para evaluar la 
seguridad y eficacia de VX-440 en politerapia en pacientes de al menos 12 años 

de edad con fibrosis quística
Fibrosis quística 42753 2017 42775 42898 198 14

Vertex 2017-004132-11 TEZACAFTOR, VX-659, 
IVACAFTOR FASE III EC Finalizado

Estudio en fase III, aleatorizado, doble ciego y controlado para evaluar la eficacia 
y la seguridad de la politerapia con VX-659 en pacientes con fibrosis quística, 

heterocigotos para la mutación F508del y una mutación de la función mínima (F/
MF)

Fibrosis quística 43238 2018 43243 43489 360 32

Vertex 2017-004133-82 VX-659, TEZACAFTOR, 
IVACAFTOR FASE III EC Finalizado

Estudio en fase III, aleatorizado, doble ciego y controlado para evaluar la eficacia 
y la seguridad de la politerapia con VX-659 en pacientes con fibrosis quística, 

homocigotos para la mutación F508del (F/F)
Fibrosis quística 43238 2018 43249 43356 100 9

Vertex 2017-004134-29 TEZACAFTOR, VX-659, 
IVACAFTOR FASE III EC Finalizado

Estudio abierto en fase III para evaluar la seguridad a largo plazo y la eficacia de 
la politerapia con VX-659 en pacientes con fibrosis quística, homocigotos o 

heterocigotos para la mutación F508del
Fibrosis quística 43238 2018 43319 44001 460 36

Vertex 2018-002835-76, 
NCT04043806

ELEXACAFTOR, 
TEZACAFTOR, 

IVACAFTOR
FASE III EC Finalizado

Estudio en fase III, aleatorizado, doble ciego, controlado, para evaluar la eficacia 
y la seguridad de la politerapia con VX-445 en sujetos con fibrosis quística que 

son heterocigotos para la mutación F508del y una mutación de activación 
(gating) o de función residual (genotipos F/A y F/FR)

Fibrosis quística 43784 2019 43789 43970 458 11

Vertex 2018-004652-38 IVACAFTOR, VX-445, 
TEZACAFTOR FASE III Fin Reclutamiento Estudio en fase III y abierto para evaluar la seguridad a largo plazo del 

tratamiento combinado VX-445 en sujetos con fibrosis quística Fibrosis Quistica 43784 2019 43810 N/A 481 17

Vertex 2019-000833-37, 
NCT04058366

TEZACAFTOR, 
IVACAFTOR, 

ELEXACAFTOR
FASE III Fin Reclutamiento

Estudio en fase III, abierto, para evaluar la eficacia y la seguridad a largo plazo 
del tratamiento de combinación VX-445 en sujetos con fibrosis quística que son 
heterocigóticos para la mutación F508del y una mutación de activación (gating)  

o de función residual (genotipos F/A y F/FR)

Fibrosis Quística 43788 2019 43889 N/A 251 11

Vertex 2019-003554-86, 
NCT04353817

TEZACAFTOR, 
IVACAFTOR, 

ELEXACAFTOR
FASE III Fin Reclutamiento

Estudio en fase IIIb, aleatorizado y controlado con placebo para evaluar la 
eficacia y seguridad de elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor en pacientes con fibrosis 
quística de 6 a 11 años de edad heterocigotos para la mutación F508del y una 

mutación de función mínima (F/MF)

Fibrosis quística 44021 2020 44046 N/A 121 8

Vertex 2020-001404-42, 
NCT04545515

ELEXACAFTOR, 
IVACAFTOR, 

TEZACAFTOR
FASE III Reclutando

Estudio en fase IIIb, abierto, para evaluar la eficacia y seguridad a largo plazo del 
tratamiento combinado de elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor en pacientes con 

fibrosis quística de 6 años de edad en adelante heterocigotos para la mutación 
F508del y una mutación de función mínima (F/MF)

Fibrosis quística 44155 2020 44236 N/A 108 8

Vertex 2020-003170-44, 
NCT04599465

IVACAFTOR, 
ELEXACAFTOR, 
TEZACAFTOR

FASE III Reclutando
Estudio abierto en fase IIIb para evaluar el efecto de elexacaftor/tezacaftor/
ivacaftor sobre la tolerancia a la glucosa en sujetos con fibrosis quística con 

metabolismo anómalo de la glucosa
Fibrosis Quística 44195 2020 44294 N/A 60 13

https://reec.aemps.es/reec/public/web.html



