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Titulo del ensayo

Estudio abierto en fase I/11 para evaluar la seguridad y eficacia de linfocitos T autélogos con receptor
quimérico de antigeno especifico para CD19 (CABA-201) en sujetos con miopatia inflamatoria
idiopatica activa, del promotor Cabaletta Bio, Inc.

Caracteristicas del ensayo

El producto CABA-201 se dosificard como una unica infusion por paciente. El ensayo se realizara en
la clinica Universidad de Navarra y en el Hospital Universitario Vall d’Hebron.

Caracteristicas del organismo modificado genéticamente

En el ensayo clinico se utilizard el mismo organismo modificado genéticamente (OMG) que en el
ensayo B/ES/24/08, autorizado por el CIOMG el 18 de junio de 2024.

El OMG, CABA-201, son células T autdélogas modificadas genéticamente ex vivo mediante
transduccion con un vector lentiviral para expresar un CAR anti-CD19.

El vector lentiviral estd disefiado como un lentivirus pseudotipado con la glicoproteina del virus de la
estomatitis vesicular (VSV-G), de tercera generacion, autoinactivante, con replicacion defectuosa, que
se utiliza para la integracion estable del receptor quiméricCAR anti-CD19 y secuencias reguladoras
asociadas.

El transgén CABA19-IC78 consta de las secuencias que codifican una cadena pesada variable y una
cadena ligera variable unida a la bisagra de CD8a humana, seguida por el dominio transmembrana de
CD8 humano y los dominios de sefializacion de cadenas coestimuladores 4-1BB (CD137) y CD3(.

La obtencion del vector viral se realiza mediante la transfeccion de células con el plasmido de
transferencia, que contienen la secuencia del receptor quimérico, y tres plasmidos que codifican para
las proteinas gag/pol, revy VSV-G

Identificacion de riesgos potenciales y Evaluacién del riesgo

En la pagina web se puede consultar el informe de evaluacion del riesgo del ensayo clinico
B/ES/24/08.

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).
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https://www.miteco.gob.es/content/dam/miteco/es/calidad-y-evaluacion-ambiental/omg/ermas/ERMA_B_ES_24_08.pdf

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 remitira 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 informacidn sobre las posibles incidencias, si las hubiera.
La remision de esta informacion sera condicion indispensable para la concesion de futuras
autorizaciones de ensayos con organismos modificados genéticamente.

Madrid a 29 de septiembre de 2025
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