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Titulo del ensayo

Estudio abierto de liberacion génica sistémica para evaluar la seguridad, la tolerabilidad y la expresion
de SRP-9001 en asociacion con imlifidasa en sujetos con distrofia muscular de Duchenne con
anticuerpos preexistentes contra rAAVrh74, del promotor Sarepta Therapeutics, Inc.

Caracteristicas del organismo modificado genéticamente

SRP-9001 es un virus adenoasociado, derivado del serotipo rh74, no replicativo que contiene un gen
de la microdistrofina humana bajo el control de un promotor que se ha optimizado para impulsar su
expresion en el masculo cardiaco y esquelético. EI genoma del vector contiene los elementos minimos
necesarios para la expresion génica, incluyendo repeticiones terminales invertidas (RTI) de AAV2, el
gen de la microdistrofina, un intron SV40 (SD/SA) y una sefial sintética de poliadenilacion.

Caracteristicas del ensayo

SRP-9001 se administrara a los pacientes con una dosis Unica de 1,33 x 10'* gv/kg para el tratamiento
de la distrofia muscular de Duchenne. En el ensayo participara el Hospital Sant Joan de Déu.

Evaluacién del riesgo. Identificaciéon de riesqos potenciales.

En el ensayo clinico se utilizara el mismo organismo modificado genéticamente que en los ensayos
B/ES/21/25 y B/ES/22/17 autorizados el 28/01/2022 y el 25/10/2022, respectivamente.

En la pagina web se puede consultar el informe de evaluacion del riesgo de los ensayos clinicos
B/ES/21/25 y B/ES/22/17.

Manipulacion, control y tratamiento de residuos

Los profesionales sanitarios y el personal del centro recibiran capacitacion sobre las mejores practicas
de bioseguridad, que se deberan aplicar durante la preparacion de SRP-9001 en el Servicio de
Farmacia y en su transporte a la sala de administracion, asi como las precauciones durante la
administracion y la eliminacion de los desechos biol6gicos en contacto con el producto y el
medicamento sobrante.

La capacitacion también incluira el uso de ropa protectora adaptada, guantes y gafas protectoras, la
presencia constante de un Kit para vertidos y la descontaminacion de los desechos antes de su
eliminacion.

Todo el material que entre en contacto con el OMG se eliminara de acuerdo con las normas de
tratamiento de residuos con riesgo bioldgico del centro hospitalario.

Se aconsejara a los familiares de los pacientes que sigan las instrucciones para el manejo adecuado de
las heces de los pacientes y observen una buena higiene de manos cuando entren en contacto directo
con los desechos corporales del paciente durante un minimo de un mes después del tratamiento con
SRP-9001 (no se prevé que los participantes utilicen pafiales).

Los anélisis de muestras de los pacientes que participen en el ensayo se realizaran en los laboratorios
centrales. Solo como excepcion, y si no fuera posible usar el laboratorio central, el protocolo
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contempla la posibilidad de utilizar el laboratorio del hospital. Dicho laboratorio cumple como
minimo con los requisitos de nivel de bioseguridad 2 (BSL-2).

En el caso de que se produzca cualquier incidencia o accidente se debera informar de manera
inmediata a la Comision Nacional de Bioseguridad (CNB) y al Consejo Interministerial de
OMG (CIOMG).

CONCLUSION: Se considera que en el estado actual de conocimientos y con las medidas de uso
propuestas, este ensayo clinico no supone un riesgo significativo para la salud humana, la salud
animal y/o el medio ambiente.

Una vez concluido el ensayo, se remitird un informe de resultados del mismo al Consejo
Interministerial de OMG (CIOMG) y a la Comision Nacional de Bioseguridad (CNB), siguiendo el
modelo de informe de resultados elaborado por la CNB, que se encuentra disponible en la web del
MITECO. En este informe se debera incluir informacion sobre las posibles incidencias, si las hubiera.
La remision de esta informacién serd condicién indispensable para la concesion de futuras
autorizaciones de ensayos con organismos modificados genéticamente.
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