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Actualizacién para asociaciones
de acondroplasia

BioMarin es una empresa farmacéutica mundial que cuenta con
mds de 20 afios de experiencia en la elaboracién de
medicamentos para enfermedades genéticas raras.

BioMarin ha anunciado la presentacién de una solicitud de autorizacién de
comercializacién (Marketing Authorization Application, MAA) a la Agencia Europea de
Medicamentos (European Medicines Agency, EMA) y una solicitud de registro (New
Drug Application, NDA) a la Administracién de Alimentos y Medicamentos de los Estados
Unidos (US Food and Drug Administration, FDA) para vosoritida, un medicamento en
investigacién para la acondroplasia. Un medicamento en investigacién es un farmaco que
se estd estudiando para ver si es seguro y eficaz para tratar una afeccién en particular.
El uso de la vosoritida no estd autorizado y tampoco se ha establecido que sea segura o
eficaz. BioMarin ha presentado datos que serdn revisados ahora por los organismos
reguladores, los cuales decidirdn si aprobar la comercializacién del férmaco.

Se ha incluido a més de 500 nifios con acondroplasia en estudios clinicos de BioMarin en
8 paises. Estos nifios y sus familias han sido cruciales para las investigaciones en curso
sobre la acondroplasia y para la seguridad y la eficacia de vosoritida. Nuestro mas
profundo agradecimiento a todas las personas que participan en nuestros estudios

clinicos.

Q) Estudio en curso, inscripcién abierta

111-209: Estudio en fase Il para nifios en riesgo de necesitar
cirugia de descompresion cervicomedular

111-209 estd en proceso de inscripcién y los primeros participantes han comenzado
el tratamiento. El estudio se ha disefiado para estudiar la seguridad y efectividad de
la vosoritida en bebés y nifios en riesgo de necesitar cirugia de descompresién
cervicomedular.

Para obtener mds informacién sobre el estudio 111-209, visite:

hitps://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT04554940
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Estudios en curso, inscripcién finalizada
111-202 y 111-205: Estudios de busqueda de dosis y de extension

BioMarin ha finalizado el estudio de evaluacién de dosis 111-202 y estd realizando
actualmente un seguimiento de los participantes mediante el estudio de extensién a
largo plazo denominado 111-205.
Para obtener mds informacién sobre el estudio 111-202, visite:
- https://clinicaltrials.gov/ct2 /show/NCT02055157

7% Para obtener més informacién sobre el estudio 111-205, visite:
hitps://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT02724228

111-206 y 111-208: Estudios de seguridad y eficacia en fase Il

La inscripcién para el estudio 111-206 ya ha finalizado. Tras un afio de participacién en
este estudio, se realizard un seguimiento de los participantes mediante el estudio de
extensién a largo plazo denominado 111-208. Estos estudios clinicos estdn disefiados
para estudiar la seguridad y el efecto de la vosoritida sobre el crecimiento de los
participantes, la necesidad de intervenciones quirdrgicas, la salud ésea y la calidad de
vida.
1, Para obtener mds informacién sobre el estudio 111-206, visite:
S/~ https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT03583697

Para obtener mds informacién sobre el estudio 111-208, visite:
https://clinicaltrials.gov/ct2 /show/NCT03989947

111-301 y 111-302: Estudios de seguridad y eficacia en fase IlI

La inscripcién para el estudio 111-301 ya ha finalizado y BioMarin ha anunciado los
resultados del criterio de valoracién principal. Actualmente se estd realizando un
seguimiento de los participantes mediante el estudio de extensién a largo plazo
denominado 111-302. Para mds informacién, vea la seccién “Publicaciones y
presentaciones” en la pdgina 3.

«, Para obtener mas informacién sobre el estudio 111-301, visite:

&7 https://clinicaltrials.gov/ct2 /show/NCT03197766

Para obtener mds informacién sobre el estudio 111-302, visite:
https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT03424018

111-501 y 111-502: Estudios observacionales sobre el impacto a lo largo
de la vida

La inscripcién para los estudios 111-501 (LIAISE) y 111-502 (LISA) ya ha finalizado. En
estos estudios no se utiliza un medicamento en investigacién y su objetivo es comprender
mejor cdmo es vivir con acondroplasia mediante la bisqueda de tendencias de salud
desde la infancia hasta la edad adulta. Para mds informacién, vea la seccién
“Publicaciones y presentaciones” en la pédgina 3.

u, Para obtener mds informacién sobre el estudio 111-501 (LIAISE), visite:

&7 https://clinicaltrials.gov/ct2 /show/NCT03449368

Para obtener mds informacién sobre el estudio 111-502 (LISA), visite:

hﬂps://clinicaltria|s.gov[cf2‘showéNCTO3872531 ) ) ,
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111-901: Un estudio observacional

La inscripcién para el estudio 111-901 ya ha finalizado. En este estudio no se
utilizan medicamentos en investigacién. Los datos de este estudio se comparardn
con los de los estudios de BioMarin en los que se trate a participantes con
vosoritida para conocer mejor los efectos del medicamento en investigacién.

.1 Para obtener més informacién sobre el estudio 111-901, visite:

S/~ https://clinicaltrials.gov/ct2 /show/NCT01603095

Publicaciones y presentaciones
Endocrine Society (ENDO)

| Los resultados combinados de BMN 111-301 y 111-302 se presentaron en la reunién
anual del 2021 de la Sociedad de Endocrinologia (Endocrine Society, ENDO) en

marzo.
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ﬁf'\ﬁ Para obtener més informacién sobre el estudio 111-302, visite:
hitps://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT03424018

Colegio Estadounidense de Genética Médica (American College
of Medical Genetics, ACMG)

Se llevaron a cabo varias presentaciones de los datos del programa de ensayo clinico
de BioMarin en la reunién anual del Colegio Estadounidense de Genética Médica en
abril. Entre ellos los resultados de 5 afos de datos de los estudios 111-202 y 111-205,
una presentacién en cartel de los datos de la encuesta mundial a cuidadores de
pacientes con acondroplasia, un cartel con los resultados provisionales de la encuesta
de acceso al mercado, y una presentacién oral y en cartel de los resultados de BMN
111-501 (LIAISE), el estudio observacional sobre el impacto a lo largo de la vida.

Para obtener mds informacién sobre el estudio 111-501 (LIAISE), visite:
52 https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT03449368

Para obtener mds informacién sobre el estudio 111-205, visite:
hitps://clinicaltrials.gov/ct2 /show/NCT02724228

Para obtener mas informacion:

« Para obtener informacién sobre los estudios clinicos de BioMarin, visite www.clinicaltrials.gov y
< escriba el cédigo del estudio “BMN 1117,

« Para obtener informacién y recursos sobre la vida con acondroplasia, visite
www.achondroplasia.com

* Para consultas o comentarios de organizaciones de defensa del paciente, escriba a
patientadvocacy@bmrn.com

« Puede ponerse en contacto con el servicio de informacién médica de BioMarin a través del
correo electrénico medinfoeu@bmrn.com
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