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Actualización de Biogen sobre Tofersen 

 



 

• Tofersen está aprobado en 41 países y su meta es la mutación del gen SOD-1 que 

causa la ELA. 

• Su mecanismo consiste en reducir los niveles de la proteína tóxica SOD-1, lo que 

podría ralentizar la neurodegeneración. 

• Los ensayos clínicos (incluidos VALOR y los estudios de extensión abiertos) muestran 

una reducción del deterioro de las funciones clínicas, respiratorias y musculares. 

• El tratamiento temprano conduce a mejores resultados y a una mayor supervivencia 

sin complicaciones. 

• El estudio ATLAS, actualmente en curso, evalúa su impacto cuando se inicia de forma 
pre-sintomática en portadores de la mutación SOD-1. 

 

Clean Nanomedicine: CNM-AU8 

 

 



 

 

• Clean Nanomedicine compartió novedades sobre la capacidad del CNM-AU8 para 

tratar la disfunción mitocondrial, mejorar la supervivencia y retrasar el empeoramiento 

de la enfermedad. 

• CNM-AU8 es una suspensión de nanocristales de oro dirigida al metabolismo 

energético y al estrés oxidativo. 

• Los ensayos de fase II demostraron una mejora en la supervivencia, un retraso en el 

empeoramiento clínico y una reducción en los niveles de cadena ligera de 

neurofilamentos. 

• La seguridad a largo plazo queda demostrada por la ausencia de eventos adversos 

serios relacionados con el fármaco. 

• Se ha planificado un ensayo global de fase III, RESTORE ALS, para confirmar su 

eficacia y seguridad. 

 

Ferrer/Prilenia: Pridopidina 



 

 

• Ferrer/Prilenia anunció el ensayo PREVAILS de fase 3 para la pridopidina, dirigido al 

tratamiento de la ELA de inicio temprano. 

• El ensayo de fase 2 se realizó dentro de la Plataforma HEALEY. 

• El ensayo PREVAILS tiene como objetivo comenzar la inscripción de participantes en 

el primer trimestre de 2026. 

• Se prevé que el proceso de selección dure aproximadamente un año. 

• Los resultados preliminares del ensayo se esperan para la primera mitad de 2028. 

 

IONIS: Ulefnersen 



 

 

 

 

• Stefan Miller, de Ionis, compartió las últimas novedades sobre el ensayo de fase III en 

curso con ulefnersen para la ELA con FUS. 

• Ulefnersen es un oligonucleótido antisentido dirigido a la proteína tóxica causada por 

las mutaciones del gen FUS. 

• Al reducir la agregación de proteínas tóxicas, su objetivo es ralentizar o detener la 

degeneración de las neuronas motoras. 



• El estudio, en el que participan 89 personas de 14 países, espera obtener resultados 

a finales de 2026. 

 

Universidad de Irán: Fotobiomodulación 

 

 

 

• Homat Halebi presentó un ensayo clínico en la Universidad de Teherán centrado en 

la fotobiomodulación para el tratamiento de la ELA. 

• La fotobiomodulación utiliza luz roja/infrarroja cercana de baja intensidad para mejorar 

la actividad mitocondrial y reducir la inflamación. 

• El ensayo incluye 30 sesiones a lo largo de seis semanas, en las que se miden los 

resultados clínicos, bioquímicos y comunicados por los pacientes: 

• Mejora en la escala de valoración funcional de la ELA (ALSFRS-R) y en el índice del 

número de unidades motoras. 



• Reducción de las citocinas inflamatorias (por ejemplo, IL-6, TNF-alfa) y los marcadores 

de estrés oxidativo. 

• Mejora de la calidad de vida, la calidad del sueño y reducción de los efectos 

secundarios para los pacientes. 

 

Instituto Mario Negri: Acetil-L-carnitina 

 

 

 

 



 

• Elisabetta Pupillo proporcionó información actualizada sobre un ensayo de fase II/III 

con acetil-L-carnitina (ALCAR) para la ELA. 

• El ensayo tiene como objetivo evaluar dos dosis (1,5 g y 3 g al día) para la reducción 

de la discapacidad funcional. 

• En él participan 246 personas de centros de Italia y Australia, con 28 sujetos inscritos 

actualmente. 

• Se espera que el ensayo concluya en junio de 2027 y que los resultados estén 

disponibles a partir de entonces. 

 

 

 


