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Alexion 2010-019850-42
Procesos fisiológicos [G] - Fenómenos 
genéticos [G05]

Hipofosfatasia EC Finalizado Fase II 28/06/2013 2013 N/A N/A 26/04/2017 2017 Sí 3

Alexion 2011-002750-31
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

N/A EC Finalizado Fase III 06/05/2013 2013 17/06/2013 2013 19/12/2017 2017 Sí 9

Alexion 2013-001150-10
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Neuromielitis óptica EC Finalizado Fase III 17/10/2013 2013 24/07/2014 2014 N/A N/A No 6

Alexion 2013-001151-12
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Neuromielitis óptica EC Finalizado Fase III 17/10/2013 2013 11/01/2015 2015 30/06/2020 2020 No 6

Alexion 2011-004287-30
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Deficiencia de lipasa ácida lisosómica EC Finalizado Fase II 5/28/14 2014 8/11/14 2014 9/27/17 2017 Sí 5

Alexion 2013-003589-15
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Miastenia gravis EC Finalizado Fase III 2/24/14 2014 11/9/14 2014 12/17/15 2015 No 4

Alexion 2013-004650-25
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Función retardada del injerto EC Finalizado Fase III 7/25/14 2014 11/11/14 2014 11/10/16 2016 No 55

Alexion 2013-002191-41
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Miastenia gravis EC Finalizado Fase III 29/04/2015 2015 N/A N/A 31/10/2018 2018 No 4

Alexion 2015-002674-20 Enfermedades [C] - Hematología [C15]
Hemoglobinuria paroxística nocturna 
(HPN) 

EC Finalizado Fase II 27/11/2015 2015 20/01/2016 2016 10/03/2021 2021 No 4

Alexion 2013-003400-39
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

N/A EC Finalizado Fase I 14/04/2016 2016 08/07/2016 2016 24/08/2017 2017 Sí 1

Alexion 2016-002025-11 Enfermedades [C] - Hematología [C15]
Hemoglobinuria paroxística nocturna 
(HPN) 

EC Finalizado Fase III 16/01/2017 2017 13/02/2017 2017 12/02/2020 2020 No 3

Alexion 2016-002026-36 Enfermedades [C] - Hematología [C15]
Hemoglobinuria paroxística nocturna 
(HPN) 

EC Finalizado Fase III 31/05/2017 2017 26/06/2017 2017 12/03/2020 2020 No 15

Alexion 2016-002027-29 Enfermedades [C] - Hematología [C15]
Síndrome hemolítico urémico atípico 
(SHUa) 

Reclutamiento 
finalizado

Fase III 18/01/2017 2017 06/02/2017 2017 N/A N/A No 3

Alexion 2016-002499-29 Enfermedades [C] - Hematología [C15]
Síndrome hemolítico urémico atípico 
(SHUa) 

Reclutamiento 
finalizado

Fase III 31/05/2017 2017 N/A N/A N/A N/A Sí 6

Alexion 2017-004135-36
Procesos fisiológicos [G] - Fenómenos 
metabólicos [G03]

Enfermedad de Wilson 
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 27/04/2018 2018 31/05/2018 2018 N/A N/A No 11

Alexion 2017-002370-39 Enfermedades [C] - Hematología [C15]
Hemoglobinuria paroxística nocturna 
(HPN) 

Reclutamiento 
finalizado

Fase III 08/02/2019 2019 11/04/2019 2019 N/A N/A No 21

Alexion 2018-003243-39
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Miastenia gravis
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 21/05/2019 2019 08/07/2019 2019 N/A N/A No 15

Alexion 2019-001829-26
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Trastorno del espectro de la 
neuromielitis óptica (TENMO) 

Reclutando Fase II-III 18/12/2019 2019 20/02/2020 2020 N/A N/A Sí 4

Alexion 2019-003352-37
Procesos fisiológicos [G] - Fenómenos 
genéticos [G05]

Neuromielitis óptica
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 25/02/2020 2020 14/05/2020 2020 N/A N/A No 9

Alexion 2019-003711-60
Procesos fisiológicos [G] - Fenómenos 
metabólicos [G03]

Enfermedad de Wilson 
Reclutamiento 
finalizado

Fase II 06/08/2020 2020 21/10/2020 2020 N/A N/A No 2

Alexion 2019-003829-18
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Hemoglobinuria paroxística nocturna 
(HPN) 

Reclutando Fase III 27/11/2020 2020 15/12/2020 2020 N/A N/A No 10

Alexion 2019-004055-37
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Hemoglobinuria paroxística nocturna 
(HPN) 

EC Finalizado Fase II 06/05/2020 2020 N/A N/A 28/05/2020 2020 No 5

Alexion 2019-004619-30
Procesos fisiológicos [G] - Fenómenos 
genéticos [G05]

Esclerosis lateral amiotrófica (ELA) Reclutando Fase III 14/05/2020 2020 17/07/2020 2020 N/A N/A No 100

Alexion 2020-000144-61 Enfermedades [C] - Hematología [C15]
Trasplante de células madre 
hematopoyéticas

Reclutando Fase III 07/10/2020 2020 18/11/2020 2020 N/A N/A No 20

Alexion 2020-000761-16 Enfermedades [C] - Hematología [C15]
Trasplante de células madre 
hematopoyéticas

Reclutando Fase III 28/09/2020 2020 05/02/2021 2021 N/A N/A Sí 5

Alexion 2019-003830-17
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Hemoglobinuria paroxística nocturna 
(HPN) 

Reclutando Fase II 02/11/2021 2021 21/03/2022 2022 N/A N/A No 2

Alexion 2020-001537-13
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Nefritis lúpica Reclutando Fase II 29/04/2021 2021 28/05/2021 2021 N/A N/A No 62

Alexion 2020-005328-13 Enfermedades [C] - Hematología [C15]
Trasplante de células madre 
hematopoyéticas

Reclutando Fase III 23/04/2021 2021 07/05/2021 2021 N/A N/A No 8

Alexion 2021-001015-82
Procesos fisiológicos [G] - Fenómenos 
metabólicos [G03]

Enfermedad de Wilson Reclutando Fase III 22/11/2021 2021 05/01/2022 2022 N/A N/A Sí 7

Alexion 2021-001200-15
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Dermatomiositis Reclutando Fase II-III 27/09/2021 2021 11/11/2021 2021 N/A N/A No 6

Alexion 2021-001211-90
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Hemoglobinuria paroxística nocturna 
(HPN) 

EC Finalizado Fase II 11/08/2021 2021 N/A N/A 04/01/2022 2022 No 9

Alnylam 2012-000467-24
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Amiloidosis por transtiretina (ATTR) EC Finalizado Fase II 28/01/2013 2013 25/04/2013 2013 09/12/2013 2013 No 6

Alnylam 2013-001644-65
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Amiloidosis por transtiretina (ATTR) EC Finalizado Fase II 30/09/2013 2013 N/A N/A 21/03/2016 2016 No 3

Alnylam 2013-002987-17
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Amiloidosis por transtiretina (ATTR) EC Finalizado Fase III 26/11/2013 2013 11/12/2013 2013 02/08/2017 2017 No 27

Alnylam 2014-002462-69 Enfermedades [C] - Hematología [C15] N/A EC Finalizado Fase I 13/10/2015 2015 14/12/2015 2015 04/10/2016 2016 No 6

Alnylam 2014-003835-20
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Amiloidosis cardiaca por transtiretina 
(ATTR)

EC Finalizado Fase III 30/03/2015 2015 13/05/2015 2015 25/01/2017 2017 No 10

Alnylam 2014-003877-40
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Amiloidosis por transtiretina (ATTR)
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 11/05/2015 2015 13/07/2015 2015 N/A N/A No 15

Alnylam 2015-002603-29
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Poliposis adenomatosa familiar (PAF) EC Finalizado Fase II 13/10/2015 2015 28/12/2015 2015 01/02/2017 2017 No 2

Alnylam 2016-002943-40 Enfermedades [C] - Hematología [C15]
Hemoglobinuria paroxística nocturna 
(HPN) 

EC Finalizado Fase II 21/11/2016 2016 N/A N/A 22/11/2016 2016 No 1

Alnylam 2017-002432-17
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Porfiria hepática aguda (PHA) EC Finalizado Fase III 11/12/2017 2017 19/02/2018 2018 17/03/2021 2021 No 8

Alnylam 2018-002098-23
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Amiloidosis por transtiretina (ATTR)
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 06/11/2019 2019 27/11/2019 2019 N/A N/A No 14

Alnylam 2018-002716-27
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Enfermedad de Berger Reclutando Fase II 08/04/2019 2019 06/05/2019 2019 N/A N/A No 6

Alnylam 2018-003519-24
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Amiloidosis por transtiretina (ATTR) EC Finalizado Fase III 28/03/2019 2019 05/04/2019 2019 28/09/2020 2020 No 16

Alnylam 2019-003153-28
Enfermedades [C] - Patologías 
cardiovasculares [C14]

Amiloidosis cardiaca por transtiretina 
(ATTR)

Reclutando Fase III 07/05/2020 2020 24/06/2020 2020 N/A N/A No 27

Amryt 2016-002066-32
Enfermedades [C] - Piel y tejidos 
conectivos [C17]

Epidermólisis ampollosa (EA)
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 16/03/2017 2017 30/10/2017 2017 N/A N/A Sí 20

BioMarin 2009-015844-41
Enfermedades [C] - Nutrición y 
trastornos metabólicos [C18]

Fenilcetonuria Reclutando Fase IV 31/10/2013 2013 02/04/2014 2014 N/A N/A Sí 11

BioMarin 2010-020199-45
Enfermedades [C] - Nutrición y 
trastornos metabólicos [C18]

Síndrome de Morquio A EC Finalizado Fase III 23/07/2013 2013 08/01/2014 2014 30/09/2014 2014 Sí 10

BioMarin 2015-001955-54
Enfermedades [C] - Enfermedades 
músculoesqueléticas [C05]

Distrofia muscular de Duchenne (DMD) Reclutando Fase III 24/11/2015 2015 12/05/2016 2016 N/A N/A Sí 14

BioMarin 2015-003836-11
Procesos fisiológicos [G] - Huesos y 
nervios [G11]

Enanismo EC Finalizado Fase III 19/04/2017 2017 11/01/2018 2018 19/09/2019 2019 Sí 9

BioMarin 2017-002404-28
Procesos fisiológicos [G] - Huesos y 
nervios [G11]

Enanismo
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 08/11/2018 2018 03/04/2019 2019 N/A N/A Sí 20

BioMarin 2017-003215-19 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Hemofilia A
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 17/08/2018 2018 20/05/2019 2019 N/A N/A No 4

BioMarin 2017-003573-34 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Hemofilia A No iniciado Fase III 17/08/2018 2018 N/A N/A N/A N/A No 2

BioMarin 2019-001878-28
Enfermedades [C] - Nutrición y 
trastornos metabólicos [C18]

Fenilcetonuria
Reclutamiento 
finalizado

Fase I-II 14/01/2021 2021 N/A N/A N/A N/A No 10

Chiesi 2015-001344-11
Enfermedades [C] - Patología ocular 
[C11]

Daño corneal debido a quemaduras 
oculares 

Reclutando Fase IV 24/10/2018 2018 15/11/2018 2018 N/A N/A Sí 2

CSL Behring 2012-005489-37 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Hemofilia B EC Finalizado Fase III 26/12/2013 2013 N/A N/A 27/03/2018 2018 Sí 7

CSL Behring 2013-003262-13
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Hemofilia A EC Finalizado Fase III 6/30/14 2014 10/15/14 2014 8/1/18 2018 Sí 8

CSL Behring 2013-004157-24
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Polineuropatía desmielinizante 
inflamatoria crónica (PDIC)

EC Finalizado Fase III 4/23/14 2014 3/23/15 2015 5/4/16 2016 No 20

CSL Behring 2012-001309-26 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Hemofilia A y B EC Finalizado Fase II-III 02/06/2015 2015 26/01/2016 2016 13/02/2017 2017 No 1

CSL Behring 2014-001054-42
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Angioedema hereditario (AEH) EC Finalizado Fase III 23/02/2015 2015 18/06/2015 2015 02/08/2016 2016 Sí 5

CSL Behring 2017-000348-17
Procesos fisiológicos [G] - Sistema 
inmunitario [G12]

Rechazo de trasplante renal mediado 
por anticuerpos 

EC Finalizado Fase III 22/06/2017 2017 11/10/2017 2017 14/09/2020 2020 No 2

CSL Behring 2018-000329-29
Procesos fisiológicos [G] - Sistema 
inmunitario [G12]

Enfermedad aguda de injerto contra 
huésped

Reclutamiento 
finalizado

Fase II-III 28/01/2019 2019 17/05/2019 2019 N/A N/A No 20

CSL Behring 2018-003171-35
Enfermedades [C] - Piel y tejidos 
conectivos [C17]

Dermatomiositis Reclutando Fase III 14/11/2019 2019 18/11/2020 2020 N/A N/A No 4

CSL Behring 2019-000906-31
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Escleroderma EC Finalizado Fase II 16/12/2019 2019 N/A N/A 15/09/2020 2020 No 21

CSL Behring 2020-000570-25
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Angioedema hereditario (AEH) No iniciado Fase III 03/12/2020 2020 N/A N/A N/A N/A No 10

CSL Behring 2020-003918-12
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Angioedema hereditario (AEH) No iniciado Fase III 16/03/2021 2021 N/A N/A N/A N/A No 6

Ferrer 2020-003376-40
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Esclerosis lateral amiotrófica (ELA) Reclutando Fase III 05/10/2021 2021 15/11/2021 2021 N/A N/A No 70

GenSight 2017-002187-40
Enfermedades [C] - Patología ocular 
[C11]

Neuropatía óptica hereditaria de Leber 
(LHON)

EC Finalizado Fase III 23/05/2018 2018 N/A N/A N/A 2021 No 6
Actualmente se 
encuentra en fase 
de extensión

Insmed 2014-005010-31
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Infecciones pulmonares por 
micobacterias no tuberculosas 
resistentes

EC Finalizado Fase III 21/05/2015 2015 06/10/2015 2015 11/12/2018 2018 No 15

Insmed 2015-003170-33
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Infecciones pulmonares por 
micobacterias no tuberculosas 
resistentes

EC Finalizado Fase III 18/03/2016 2016 21/07/2016 2016 17/09/2016 2016 No 3

Ipsen 2014-002389-62 Enfermedades [C] - Hormonología [C19]  Acromegalia EC Finalizado Fase I-II 18/05/2016 2016 07/06/2016 2016 28/11/2017 2017 No 3

Ipsen 2017-004261-26 Enfermedades [C] - Cáncer [C04]  Cáncer de pulmón
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 04/07/2018 2018 05/07/2018 2018 N/A N/A No 19

Ipsen 2020-002858-24
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Fibrodisplasia osificante progresiva Reclutando Fase II 19/10/2021 2021 13/12/2021 2021 N/A N/A Sí 8

Jazz 2016-000426-20
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Desorden del sueño EC Finalizado Fase III 27/10/2016 2016 22/02/2017 2017 01/07/2019 2019 No 15

Jazz 2016-002004-10 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Enfermedad venooclusiva hepática EC Finalizado Fase III 13/10/2016 2016 25/11/2016 2016 02/09/2020 2020 Sí 74

Jazz 2017-003309-16
Procesos fisiológicos [G] - Sistema 
inmunitario [G12]

Enfermedad aguda de injerto contra 
huésped

EC Finalizado Fase II 09/02/2018 2018 19/03/2018 2018 28/01/2020 2020 Sí 18

Jazz (GW 
Pharma)

2014-001834-27
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Epilepsia EC Finalizado Fase III 21/05/2015 2015 04/09/2015 2015 09/01/2019 2019 Sí 20

Jazz (GW 
Pharma)

2014-002939-34
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Epilepsia EC Finalizado Fase III 08/04/2015 2015 29/04/2015 2015 16/01/2018 2018 Sí 25

Jazz (GW 
Pharma)

2014-002940-42
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Epilepsia EC Finalizado Fase III 08/04/2015 2015 07/09/2015 2015 18/04/2016 2016 Sí 20

Jazz (GW 
Pharma)

2015-002154-12
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Esclerosis tuberosa EC Finalizado Fase III 30/09/2016 2016 03/01/2017 2017 15/01/2020 2020 Sí 25

Jazz (GW 
Pharma)

2016-000936-17
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Encefalopatía hipóxico-isquémica Reclutando Fase I 12/11/2019 2019 11/12/2019 2019 N/A N/A No 9

Jazz (GW 
Pharma)

2018-003370-27
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Síndrome de Rett EC Finalizado Fase II-III 19/07/2019 2019 12/02/2020 2020 02/11/2020 2020 Sí 35

Jazz (GW 
Pharma)

2019-001605-24
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Síndrome de Rett EC Finalizado Fase III 04/03/2020 2020 13/07/2020 2020 24/03/2021 2021 Sí 35

Kyowa Kirin 2012-004766-17
Procesos fisiológicos [G] - Sistema 
inmunitario [G12]

Linfoma cutáneo de células T EC Finalizado Fase III 09/08/2013 2013 16/12/2013 2013 22/04/2020 2020 No 9

Kyowa Kirin 2019-000469-19
Procesos fisiológicos [G] - Huesos y 
nervios [G11]

Raquitismo hereditario Reclutando Fase I-II 30/06/2020 2020 26/11/2020 2020 N/A N/A No 1

Kyowa Kirin 2020-004537-20 Enfermedades [C] - Cáncer [C04] Linfoma cutáneo de células T No iniciado Fase II 26/08/2021 2021 N/A N/A N/A N/A No 4

Novartis Gene 
Therapies

2017-000266-29
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Atrofia Muscular Espinal (AME) EC Finalizado Fase III 18/12/2018 2018 N/A N/A 23/04/2019 2019 No 2

Novartis Gene 
Therapies

2017-004087-35
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Atrofia Muscular Espinal (AME) EC Finalizado Fase III 21/12/2018 2018 N/A N/A 08/11/2019 2019 No 3

Novartis Gene 
Therapies

2019-002611-26
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Atrofia Muscular Espinal (AME) EC Finalizado Fase III 28/02/2020 2020 N/A N/A 20/01/2021 2021 Sí 1

PTC 
Therapeutics

2012-004527-20
Enfermedades [C] - Enfermedades 
músculoesqueléticas [C05]

Distrofia muscular de Duchenne (DMD) 
y Distrofia muscular de Becker (DMB)

EC Finalizado Fase III 17/07/2013 2013 14/10/2013 2013 06/07/2015 2015 Sí 7

PTC 
Therapeutics

2013-004581-34
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis quística EC Finalizado Fase III 9/1/14 2014 11/17/14 2014 9/22/16 2016 Sí 14

PTC 
Therapeutics

2013-005449-35
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis quística EC Finalizado Fase III 9/1/14 2014 2/25/15 2015 4/27/16 2016 Sí 2

PTC 
Therapeutics

2013-005489-20
Enfermedades [C] - Enfermedades 
músculoesqueléticas [C05]

Distrofia muscular de Duchenne (DMD) 
y Distrofia muscular de Becker (DMB)

EC Finalizado Fase III 9/1/14 2014 10/10/14 2014 4/11/17 2017 Sí 17

PTC 
Therapeutics

2014-005355-83
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis quística EC Finalizado Fase III 08/10/2015 2015 N/A N/A 02/03/2017 2017 Sí 14

PTC 
Therapeutics

2020-002100-39
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Epilepsia farmacorresistente asociada a 
la enfermedad mitocondrial

Reclutando Fase III 7/26/21 2021 8/19/21 2021 N/A N/A No N/A

PTC 
Therapeutics

2020-002812-36
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Ataxia de Friedreich
Reclutamiento 
finalizado

Fase II-III 02/06/2021 2021 06/09/2021 2021 N/A N/A Sí 5

Recordati 2013-000267-84 Enfermedades [C] - Cáncer [C04]

Enfermedad de Cushing, Acromegalia, 
Tumores neuroendocrinos e 
hipofisarios, Tumores Secretores de 
ACTH ectópico, Síndrome de Dumping, 
Cáncer de próstata, Melanoma 
negativo para bRAF

Reclutamiento 
finalizado

Fase IV 11/03/2015 2015 21/05/2015 2015 N/A N/A No 2

Recordati 2017-002840-34 Enfermedades [C] - Hormonología [C19] Enfermedad de Cushing Reclutando Fase II 31/10/2018 2018 17/12/2018 2018 N/A N/A No 5

Recordati 2018-001522-25 Enfermedades [C] - Hormonología [C19] Enfermedad de Cushing EC Finalizado Fase II 02/10/2019 2019 N/A N/A 04/03/2020 2020 Sí 1

Recordati 2019-002475-34
Enfermedades [C] - Patología ocular 
[C11]

Queratitis neurotrófica Reclutando Fase II 06/04/2020 2020 30/07/2020 2020 N/A N/A No 19

Sanofi 2017-001940-37 Enfermedades [C] - Cáncer [C04] Mieloma múltiple 
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 29/11/2017 2017 19/01/2018 2018 N/A N/A No 15

Sanofi 2017-002238-21 Enfermedades [C] - Cáncer [C04] Mieloma de células plasmáticas Reclutando Fase III 27/12/2017 2017 06/02/2018 2018 N/A N/A No 16

Sanofi 2019-003139-47 Enfermedades [C] - Cáncer [C04] Mieloma múltiple Reclutando Fase III 15/06/2020 2020 10/07/2020 2020 N/A N/A No 12

Sanofi 2020-004162-18 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Trombocitopenia autoinmune crónica Reclutando Fase II 26/03/2021 2021 25/05/2021 2021 N/A N/A No 3

Sanofi 2020-004400-34
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Enfermedad renal poliquística (PKD) Reclutando Fase III 10/03/2021 2021 22/04/2021 2021 N/A N/A No 17

Sobi 2021-001577-24
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Síndrome de activación de macrófagos 
(SAM) 

Reclutando Fase II-III 15/12/2021 2021 17/12/2021 2021 N/A N/A Sí 10

Takeda 2014-001617-12 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Leucemia mieloide crónica
Reclutamiento 
finalizado

Fase II 30/09/2015 2015 11/04/2016 2016 N/A N/A No 21

Takeda 2014-003942-28
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Colangitis esclerosante primaria EC Finalizado Fase III 29/05/2016 2016 N/A N/A 23/02/2017 2017 No 16

Takeda 2015-000221-37 Enfermedades [C] - Cáncer [C04] Síndrome mielodisplásico Reclutando Fase II 26/02/2016 2016 10/06/2016 2016 N/A N/A No 8

Takeda 2016-004742-28 Enfermedades [C] - Cáncer [C04] Mieloma múltiple EC Finalizado Fase II-III 11/12/2017 2017 09/01/2018 2018 28/05/2020 2020 No 30

Takeda 2017-000318-40 Enfermedades [C] - Cáncer [C04] Síndrome mielodisplásico
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 24/01/2018 2018 26/02/2018 2018 N/A N/A No 31

Takeda 2018-002093-42 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Angioedema hereditario (AEH) EC Finalizado Fase III 11/09/2019 2019 08/10/2019 2019 12/04/2021 2021 Sí 2

Takeda 2018-004049-17 Enfermedades [C] - Cáncer [C04] N/A
Reclutamiento 
finalizado

Fase I 02/07/2019 2019 10/07/2019 2019 N/A N/A No 21

Takeda 2019-001703-20 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Angioedema hereditario (AEH) Reclutando Fase III 27/08/2020 2020 10/12/2020 2020 N/A N/A No 14

Takeda 2019-001845-42 Enfermedades [C] - Cáncer [C04] Cáncer de pulmón no microcítico Reclutando Fase III 19/02/2020 2020 06/03/2020 2020 N/A N/A No 18

Takeda 2019-003383-47
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Miastenia gravis EC Finalizado Fase II 15/06/2020 2020 23/10/2020 2020 02/02/2022 2022 No 5

Takeda 2020-003193-48
Enfermedades [C] - Patologías 
digestivas [C06]

Enfermedad de Crohn Reclutando Fase III 24/11/2020 2020 16/03/2021 2021 N/A N/A Sí 10

Takeda 2019-002549-39 Enfermedades [C] - Cáncer [C04] Leucemia linfoblástica aguda Reclutando Fase I-II 26/01/2021 2021 09/02/2021 2021 N/A N/A Sí 2

Takeda 2019-004823-20 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Angioedema hereditario (AEH) Reclutando Fase III 21/05/2021 2021 28/10/2021 2021 N/A N/A No 14

Takeda 2020-000777-24
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Somnolencia extrema con o sin 
episodios de debilidad muscular 
repentina 

EC Finalizado Fase II 12/02/2021 2021 04/03/2021 2021 05/10/2021 2021 No 7

Takeda 2021-000251-39
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Somnolencia extrema con episodios de 
debilidad muscular repentina 

EC Finalizado Fase II 29/04/2021 2021 06/07/2021 2021 05/10/2021 2021 No 20

Takeda 2021-002480-22
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Convulsiones Reclutando Fase III 15/10/2021 2021 26/11/2021 2021 N/A N/A Sí 14

Takeda 2021-002481-40
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Convulsiones Reclutando Fase III 05/10/2021 2021 26/11/2021 2021 N/A N/A Sí 8

UCB 2015-002900-10
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Síndrome de Fosfoinositida 3-Cinasa 
(PI3K) Delta Activada (APDS) 

EC Finalizado Fase I 15/04/2016 2016 23/05/2016 2016 23/01/2018 2018 No 2

UCB 2015-003984-12 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Trombocitopenia autoinmune primaria EC Finalizado Fase II 29/02/2016 2016 03/05/2016 2016 11/12/2018 2018 No 6

UCB 2015-005541-30
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Síndrome de Fosfoinositida 3-Cinasa 
(PI3K) Delta Activada (APDS) 

EC Finalizado Fase III 08/06/2016 2016 09/10/2017 2017 06/12/2017 2017 No 2

UCB 2016-002411-17
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Polineuropatía desmielinizante 
inflamatoria crónica (PDIC)

EC Finalizado Fase II 09/05/2019 2019 01/08/2019 2019 26/03/2021 2021 No 3

UCB 2016-002698-36
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Miastenia gravis EC Finalizado Fase II 25/05/2017 2017 16/06/2017 2017 04/05/2018 2018 No 2

UCB 2017-004807-31
Enfermedades [C] - Síntomatología y 
patología general [C23]

Nefropatía crónica del alotrasplante EC Finalizado Fase I-II 28/12/2018 2018 19/09/2019 2019 14/12/2021 2021 No 8

UCB 2018-004392-12
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Polineuropatía desmielinizante 
inflamatoria crónica (PDIC)

Reclutando Fase II 01/08/2019 2019 N/A N/A N/A N/A No 3

UCB 2019-000883-40 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Trombocitopenia autoinmune primaria Reclutando Fase III 01/12/2020 2020 30/07/2021 2021 N/A N/A No 12

UCB 2019-000884-26 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Trombocitopenia autoinmune primaria
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 22/04/2020 2020 N/A N/A N/A N/A No 8

UCB 2019-000968-18
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Miastenia gravis Reclutando Fase III 28/08/2019 2019 25/10/2019 2019 N/A N/A No 11

UCB 2019-000969-21
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Miastenia gravis Reclutando Fase III 14/02/2020 2020 08/04/2020 2020 N/A N/A No 16

UCB 2019-001127-12
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

N/A Reclutando Fase I 30/10/2020 2020 18/01/2021 2021 N/A N/A No 10

UCB 2019-002377-61
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

N/A Reclutando Fase I 02/12/2019 2019 10/01/2020 2020 N/A N/A No 16

UCB 2019-003451-11 Enfermedades [C] - Hematología [C15] Trombocitopenia autoinmune primaria
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 22/04/2020 2020 14/07/2020 2020 N/A N/A No 21

UCB 2019-004778-25
Enfermedades [C] - Patologías del 
sistema immunitario [C20]

Encefalitis autoinmune Reclutando Fase II 29/04/2021 2021 22/09/2021 2021 N/A N/A No 3

UCB 2020-003230-20
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Miastenia gravis Reclutando Fase III 13/11/2020 2020 15/04/2021 2021 N/A N/A No 29

UCB 2021-000352-19
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Enfermedad asociada a anticuerpos 
contra la glucoproteína de la mielina del 
oligodendrocito (MOG)

Reclutando Fase III 30/11/2021 2021 04/04/2022 2022 N/A N/A No 16

Ultragenyx 2013-001152-35
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Mucopolisacaridosis de tipo VII 
(síndrome de Sly) 

EC Finalizado Fase I-II 8/21/14 2014 10/1/14 2014 3/9/16 2016 Sí 1

Ultragenyx 2013-003771-35
Enfermedades [C] - Sistema Nervioso 
[C10]

Deficiencia del transportador de 
glucosa de tipo 1 (GLUT1)

EC Finalizado Fase II 19/11/2015 2015 13/01/2016 2016 17/07/2017 2017 Sí 2

Ultragenyx 2015-000104-26
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Mucopolisacaridosis de tipo VII 
(síndrome de Sly) 

EC Finalizado Fase II 05/04/2016 2016 23/09/2016 2016 26/03/2019 2019 Sí 1

Ultragenyx 2016-000600-29
Procesos fisiológicos [G] - Huesos y 
nervios [G11]

 Raquitismo hereditario EC Finalizado Fase III 19/09/2016 2016 N/A N/A 07/04/2017 2017 Sí 3

Ultragenyx 2015-000389-69
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Deficiencia del transportador de 
glucosa de tipo 1 (GLUT1)

EC Finalizado Fase II 22/05/2017 2017 12/07/2017 2017 10/12/2018 2018 Sí 1

Ultragenyx 2015-005536-17
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Deficiencia del transportador de 
glucosa de tipo 1 (GLUT1)

EC Finalizado Fase III 17/03/2017 2017 12/06/2017 2017 04/10/2019 2019 Sí 2

Ultragenyx 2016-001057-40
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Deficiencia de ornitina transcarbamilasa 
(OTC)

Reclutamiento 
finalizado

Fase I-II 08/03/2017 2017 27/06/2017 2017 01/02/2021 2021 No 2

Ultragenyx 2016-003023-30
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Deficiencia de glucosa-6-fosfato 
deshidrogenasa (G-6-PD)

Reclutamiento 
finalizado

Fase I-II 27/11/2018 2018 17/12/2018 2018 N/A N/A No 3

Ultragenyx 2018-000156-18
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Deficiencia de ornitina transcarbamilasa 
(OTC)

Reclutamiento 
finalizado

Fase I-II 18/06/2018 2018 17/09/2018 2018 N/A N/A No 7

Ultragenyx 2018-004473-27
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Deficiencia de glucosa-6-fosfato 
deshidrogenasa (G-6-PD)

Reclutando Fase I-II 06/07/2021 2021 18/10/2021 2021 N/A N/A No 1

Ultragenyx 2020-004184-12
Enfermedades [C] - Anormalidades 
congénitas, hereditarias y neonatología 
[C16]

Glucogenosis tipo Ia Reclutando Fase III 02/11/2021 2021 07/01/2022 2022 N/A N/A Sí 4

Ultragenyx 2021-000903-19
Enfermedades [C] - Nutrición y 
trastornos metabólicos [C18]

Glucogenosis tipo III Reclutando Fase I-II 26/11/2021 2021 18/01/2019 2019 N/A N/A No 2

Vertex 2012-003990-24
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística EC Finalizado Fase III 09/08/2013 2013 22/04/2014 2014 23/04/2014 2014 No 49

Vertex 2013-000604-41
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística EC Finalizado Fase III 03/12/2013 2013 16/03/2014 2014 06/04/2016 2016 No 20

Vertex 2014-004787-37
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística EC Finalizado Fase III 26/10/2015 2015 08/01/2016 2016 27/05/2016 2016 No 30

Vertex 2014-004837-13
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

N/A EC Finalizado Fase III 02/07/2015 2015 06/08/2015 2015 16/01/2017 2017 No 42

Vertex 2014-004827-29
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística EC Finalizado Fase III 12/01/2016 2016 25/02/2016 2016 16/11/2018 2018 No 41

Vertex 2016-000454-36
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística EC Finalizado Fase II 18/01/2017 2017 09/02/2017 2017 12/06/2017 2017 No 14

Vertex 2017-004132-11
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística EC Finalizado Fase III 18/05/2018 2018 23/05/2018 2018 24/01/2019 2019 No 32

Vertex 2017-004133-82
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística EC Finalizado Fase III 18/05/2018 2018 29/05/2018 2018 13/09/2018 2018 No 9

Vertex 2017-004134-29
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística EC Finalizado Fase III 18/05/2018 2018 07/08/2018 2018 19/06/2020 2020 No 36

Vertex 2018-002835-76
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística EC Finalizado Fase III 15/11/2019 2019 20/11/2019 2019 19/05/2020 2020 No 10

Vertex 2018-004652-38
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística 
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 15/11/2019 2019 11/12/2019 2019 N/A N/A No 18

Vertex 2019-000833-37
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística 
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 19/11/2019 2019 28/02/2020 2020 N/A N/A No 10

Vertex 2019-003554-86
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística EC Finalizado Fase III 09/07/2020 2020 03/08/2020 2020 12/05/2021 2021 Sí 6

Vertex 2020-001404-42
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística 
Reclutamiento 
finalizado

Fase III 20/11/2020 2020 09/02/2021 2021 N/A N/A Sí 6

Vertex 2020-003170-44
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística Reclutando Fase III 30/12/2020 2020 08/04/2021 2021 N/A N/A No 13

Vertex 2020-004885-21
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística Reclutando Fase III 18/11/2021 2021 10/03/2022 2022 N/A N/A No 35

Vertex 2021-001628-16
Enfermedades [C] - Tracto respiratorio 
[C08]

Fibrosis Quística Reclutando Fase III 30/07/2021 2021 24/11/2021 2021 N/A N/A No 20

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



