Principales opciones de tratamiento para la ELA
(esclerosis lateral amiotrofica)
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Tratamiento de adultos con  Prolongar la vida o el tiempo
Indicacion ELA asociada a una hasta la instauracidon de
mutacion en el gen de la ventilacion mecanica en
superoxido dismutasa 1 pacientes con ELA
(SODI)
{
\‘\ subtipo que

afecta al 2% de
los pacientes
diagnosticados

Aprobacion regulatoria especifica: Sin aprobacién regulatoria
Aprobacion indicado para pacientes con especifica, para pacientes con
mutacion en el gen SODI ELA
4
1
‘\ La confirmacion formal de beneficio clinico requerira de los

\-- L] L] (] L] Ll
4 datos adicionales de eficacia y seguridad maduros y de la
reevaluacion anual de la evidencia que se vaya generando

Es un oligonucledtido antisentido que
se une al ARNm y lo degrada, asi que
reduce la sintesis de la proteina SODI1

Mecanismo de
accion

El mecanismo de accion
no esta claro

La acumulacion de |a forma toxica de esta  Se ha propuesto que actla inhibiendo los

proteina produce lesiones axonalesy procesos relacionados con el glutamato
neurodegeneracion

Reduccion sintesis
» proteina SODI
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Principales opciones de tratamiento para la ELA
(esclerosis lateral amiotrofica)
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Via de
administracion

N Via intratecal
mediante puncion
lumbar

Inicio: 3 dosis de carga

Posologia _ )
g administradas cada 14 dias
Mantenimiento: una dosis cada
28 dias
Dosis recomendada: 100 mg por
tratamiento
Efectos Muy fr?cuentes: Dolor, artralgia, fatlga,,
d leucocitos aumentados en LCR, proteina
ek R elevada en LCR, mialgia y pirexia
Frecuentes: Papiledema, neuralgia,
meningitis aséptica, radiculitis, mielitis y
rigidez musculoesquelética
Contraindica- Hipersensibilidad al principio activo o a
ciones alguno de los excipientes
Presentacién solucién inyectable de

100 mg /15 ml
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Via oral

Dosis diaria recomendada: 100 mg

(50 mg cada 12 horas)

Muy frecuentes: Hipoestesia oral,
nauseas, elevacion de enzimas hepaticas
asociado a ictericia y astenia

Frecuentes: Cefalea, mareos, parestesia
oral, somnolencia, taquicardia, diarrea,
dolor abdominal, vbmitos, dolor

Hipersensibilidad al principio activo o a
alguno de los excipientes.

Alteracion hepatica o valores basales de
transaminasas x3LSN

Embarazo o lactancia

Disponible como:
e pelicula bucodispersable 50 mg
e comprimidos recubiertos 50 mg
e suspension oral 5 mg/ml



