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INDICADORES POSITIVOS,

pero antesé..



Etapas y tiempos para el desarrollo de un fármaco

ETAPA 1

Cribado y validación

ETAPA 2

Preclínica

ETAPA 3

Clínica

ETAPA 4

Aprobación 

regulatoria

3-5 años

5-7 años

2-3 años

1 Compuesto

DESARROLLAR UN FÁRMACO 

ES UN PROCESO MUY SELECTIVO : 

REGULACIÓN MUY ESTRICTA 

Y MUY COSTOSO 

EN TIEMPO Y FINANCIACIÓN 

NECESARIA 



FORMAS CLÍNICAS: 

Å Congénita: inicio de síntomas desde nacimiento al 1er mes de vida

Å Infantil: inicio de síntomas entre 1 mes y 10 años

Å Juvenil: inicio de síntomas entre 10 -20 años

Å Adulta: inicio de síntomas entre 20 -40 años

Å Adulta tardía: inicio de síntomas a partir de los 40 años

M. De Antonio et al. RevueNeurologique,Volume 172, Issue10, 2016, Pages 572-580. 

www.sciencedirect.com/science/article/pii/S0035378716302053

DM1: ENFERMEDAD MUY COMPLEJA Y  VARIABLE

https://www.sciencedirect.com/science/article/pii/S0035378716302053


Primera descripción 

de la enfermedad

1909

6 ensayos + acabados

6 ensayos empezados o 

en fase de reclutamiento 
7 compuestos 

3 compuestos progresando 

3 compuestos diana en el origen

2021

2014/2015
Primer ensayo 

clínico con diana 

en el origen de la 

enfermedad
(oligonucleótido IONIS -

DMPKRx) 

5 ensayos 

acabados 
4 compuestos, 

todos con diana en

sintomatología clínica

Primer ensayo clínico

(DHEA, reposicionamiento)    2004

DM1: CRONOLOGÍA HACIA UN TRATAMIENTO

1992
Identificación 

de la mutación



https://www.myotonic.org/sites/default/files/pages/files/Myotonic -Dystrophy -Drug -Development -Pipeline -as-of-March -8th-2021.pdf

Fármacos 

candidatos

~50

Tipos de 

desarrollo

3 (+1)

òSmall moleculesó

Å Reposicionamiento

Å Nuevas moléculas

Oligonucleótidos

Terapia Génica 

(CRISPR)

(Suplemento 

alimenticio)

Candidatos    

en ensayos 

clínicos

4 (+1)

Candidatos

en ensayos 

pre -clínicos

11

Farmacéuticas

SMEs

~25
AMO-Pharma

Lupin Ltd

Expansion

Therapeutics

Locanabio

Audentes

NeuBase

Athex

Gilead Sciences

IONIS-Biogen

Pfizer

SITUACIÓN ACTUAL

https://www.myotonic.org/sites/default/files/pages/files/Myotonic-Dystrophy-Drug-Development-Pipeline-as-of-March-8th-2021.pdf
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SITUACIÓN ACTUAL

Pascual-Gilabert M, López -Castel A, Artero R. Drug Discov Today. 2021 Mar 31:S1359-6446(21)00160-4

https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/33798646/






Pitolisant
Cannabinoides

Reposicionamiento
No necesidad de estudios preclínicos

PITOLISANT

ÁAntagonista del receptor H3 de la histamina usado para tratar

la somnolencia diurna en adultos con narcolepsia

ÁHarmony Biosciences: ensayo en fase II para el 2021

CANNABIDIOL Y TETRAHIDROCANNABIOL

ÁModulación del dolor a través del SNC y presencia de

receptores de dolor en los músculos

ÁPacientes de Alemania y US que consumen cannabinoides

manifiestan mejoras musculares

https://link .springer .com/article/ 10.1007/s00415-018-9159-2

ÁUsados como uso compasivo en cuatro pacientes DM1/DM 2 se

observó mejora de miotonía , mialgia y problemas

gastrointestinales

https://pubmed .ncbi .nlm.nih.gov/ 31655890/

ÁNexien BioPharma: patente cubriendo uso en DM1

https://link.springer.com/article/10.1007/s00415-018-9159-2
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/31655890/




AONs
(oligonucleótidos antisentido )

DIANA:  ARN TÓXICO

ÁISIS 486178 (Ionis-Biogen) : mejoras en músculo esquelético y

cardíaco en ratones

ÁAOC1001 (Avidity Biosciences): conjugado . Ensayo clínico en

2021

ÁFORCE-DMPK (Dyne Therapeutics ): conjugado . Mejoras en

músculo esquelético y cardíaco en ratones

ÁPip6a-PMO (Universidad de Oxford) : mejoras moleculares y

miotonía en ratones

ÁNTC0200 (Neubase)

DIANA: MICROARNS

ÁArthex -01 (Arthex Biotech): mejoras moleculares y funcionales

(miotonía , fuerza) en ratones. Ensayo clínico en 2022



TERAPIA 
GÉNICA 
(CRISPR y ASOs)

AONS: DEGRADACIÓN DE ARN TÓXICO

ÁAT-466 (Audentes ): utilización de adenovirus (AAV) para

mejorar las limitaciones de los AONs en su biodistribución

CRISPR: ELIMINACIÓN DE ADN-ARN TÓXICO

ÁAAV-CRISPR-Cas9 (Genethon ): mejora de marcador molecular

(foci ) en ratón

ÁAAV-PIN-dCas9 (Locanabio ): mejora de marcadores

moleculares (foci , splicing ) y funcionales (miotonía ) en ratón





mailto:roberto.fernandeztorron@osakidetza.eus




https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC7905778/
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https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/30169600/
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https://www.pedneur.com/action/showPdf?pii=S0887-8994%2820%2930274-5
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