LA FDA APRUEBA ALPELISIB PARA EL ESPECTRO DE x. ClDEGEN

SOBRECRECIMIENTO RELACIONADO CON PIK3CA

El 5 de abril de 2022, la Administraciéon de Alimentos y Medicamentos (FDA) aprobd el
tratamiento con alpelisib (Vijoice, Novartis Pharmaceuticals) para pacientes adultos y
pediatricos de dos afios 0 mas con manifestaciones graves del espectro de sindromes
de sobrecrecimiento relacionado con PIK3CA (PROS) que requieren tratamiento

sistémico.

La eficacia se evalué mediante un ensayo clinico con 37 pacientes de mds de dos afios
con manifestaciones clinicas de PROS que recibieron alpelisib. Los sintomas de los
pacientes eran graves o potencialmente mortales, requerian tratamiento sistémico y

tenian evidencia documentada de la mutacion en el gen PIK3CA.

La principal medida de eficacia del tratamiento fue la proporcion de pacientes con
respuesta radioldgica en la semana 24, definida como una reduccién de >20% con
respecto al inicio en la suma del volumen de la lesién diana. La duracidon de la
respuesta fue una medida adicional de la eficacia. De los 37 pacientes incluidos en la
poblacién de eficacia, el 27% tuvo una respuesta radioldgica en la semana 24. Entre los

pacientes que respondieron, el 60% tuvo una respuesta que durd 12 meses o mas.

El tratamiento con alpelisib se presenta como un tratamiento eficaz para pacientes a
partir de dos afios con manifestaciones graves PROS que requieren de tratamiento

sistémico.
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FDA approves alpelisib for PIK3CA-related overgrowth
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