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Un ensayo clínico* para establecer 
la seguridad, tolerabilidad y 
farmacocinética
(cómo funciona un medicamento 
en el cuerpo) de diferentes dosis 
del medicamento en investigación 
taldefgrobep alfa (RG6206 - anti-
miostatina adnectina) en niños con 
Distrofia Muscular de Duchenne 
(DMD) – THUNDERJET

*A lo largo de este documento resumen se mencionará como
un "estudio".

Ver el final del documento para acceder al nombre completo 
del estudio.
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Sobre este resumen

Gracias a los que han participado en este estudio clínico realizado para valorar un medicamento en investigación 
llamado taldefgrobep alfa (RG6206), conocido como un anti-mioestatina adnectina. Un medicamento en 
investigación (con frecuencia descrito como un fármaco experimental) es una terapia que aún se está estudiando 
para ver cómo funciona y no ha sido aprobada por una autoridad como la Agencia Americana del Medicamento 
(FDA, por sus siglas en inglés) o la Agencia Europea del Medicamento (EMA, por sus siglas en inglés). El objetivo 
del estudio era investigar la seguridad y la tolerabilidad del taldefgrobep alfa (RG6206) en niños con Distrofia 
Muscular de Duchenne (DMD) para evaluar cómo funcionaba en el cuerpo.
El estudio no se completó en su totalidad. Un análisis previo de los resultados iniciales del estudio SPITFIRE -otro 
estudio con la misma terapia en investigación - mostró que taldefgrobep alfa (RG6206) no era tan eficaz como se 
esperaba. Sin embargo, fue bien tolerado. Como resultado, el estudio THUNDERJET fue interrumpido antes de 
tiempo.
Todas las investigaciones clínicas contribuyen a una mejor comprensión de las enfermedades. A pesar de que el 
estudio THUNDERJET fuese interrumpido precozmente, ha proporcionado información valiosa acerca de la DMD y 
cómo las potenciales terapias pueden funcionar en pacientes con DMD. Roche sigue comprometida con esta 
enfermedad y está explorando otras posibilidades de tratamientos para la DMD, como la terapia génica en 
investigación SRP-9001.
Este documento incluye un resumen del estudio THUNDERJET, que ha sido elaborado tras la finalización del ensayo 
y está dirigido a la población y a las personas que participaron en el estudio.

Key informa

El objetivo del estudio era 
investigar la seguridad y la 
tolerancia de un posible 
tratamiento para la DMD, y 
cómo es asimilado por el 
cuerpo (farmacocinética)

El estudio se dividió en dos partes. 
En la Parte 1a los participantes se 
les administró el medicamento en 
investigación, taldefgrobep alfa 
(RG6206), o placebo (tratamiento 
simulado). De manera aleatoria se 
decidió qué tratamiento recibiría 
cada persona. La Parte 2 del 
estudio fue abierta, lo que significa 
que todos los participantes tenían 
la opción de tomar el 
medicamento activo.

Información clave del estudio

En el estudio participaron 43 niños 
de edades comprendidas entre 5 y 
10 años de Estados Unidos y 
Canadá
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El estudio comenzó en diciembre 
de 2015 y se detuvo a principios de 
noviembre de 2019. El motivo de 
esta interrupción fue que el 
análisis inicial de los resultados de 
otro estudio con la misma terapia 
mostró que esta no funcionaba tan 
bien como se esperaba.



La DMD puede afectar a diferentes partes del cuerpo, 
incluyendo el corazón, los pulmones y el sistema 
nervioso (cerebro y médula espinal), así como a los 
huesos y a los músculos. Los síntomas tienden a 
empeorar con la edad y puede tener un impacto en 
todos los ámbitos de la vida diaria. No existe ningún 
tratamiento curativo frente a la DMD. Las opciones 
terapéuticas actuales para los pacientes con DMD son 
limitadas y están diseñadas principalmente para reducir 
los síntomas, así como el riesgo de sufrir 
complicaciones en el corazón y en los pulmones, 
retrasar la progresión y mejorar la supervivencia. Por lo 
que existe una verdadera necesidad de contar con 
nuevas opciones de tratamiento efectivas para la DMD.
Taldefgrobep alfa (RG6206) es conocido como un anti-
miostático adnectina, que actúa bloqueando una 
proteína llamada miostatina, impidiendo el desarrollo 
muscular. En las personas sanas, esta proteína es 
necesaria para evitar que los músculos crezcan 
excesivamente. Se cree que bloquear la acción de la 
miostatina podría producir un aumento del tamaño y la 
fuerza muscular en los pacientes con DMD.
El propósito del estudio era evaluar cómo las diferentes 
dosis de taldefgrobep alfa (RG6206) afectaban a los 
niños con DMD y ver si causaba algún efecto 
secundario.

¿Por qué se realizó el estudio?

La Distrofia Muscular de Duchenne (DMD) es una enfermedad genética que causa debilidad y 
desgaste muscular. Se suele diagnosticar antes de los 5 años y afecta predominantemente a los 
varones.
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Información general sobre el estudio

¿Cuál fue la duración del estudio?

Duración 

Fecha de inicio
Fecha de finalización

Parte 1- 24 semanas
Parte 2: 48 semanas, con la opción de seguir tomando el medicamento 
activo hasta 228 semanas
Diciembre 2015
Abril de 2020. El estudio se detuvo a principios de noviembre de 2019, 
pero las visitas continuaron hasta abril de 2020 para controlar a los 
participantes.

¿Quién participó? 43 niños con DMD 
Edad 5-10 años

¿Cuáles fueron los criterios de 
inclusión (quiénes podían 
participar)? 

Edades entre 5 y 10 años

●Genetic diagnosis of Duchenne
●Able to walk without assistance (ambulatory)
●Able to walk up 4 stairs in 8 seconds or less (4SC score)
T
DMD

¿Cuáles son los criterios de 
exclusión (quienes no podían 
participar)?

the heart each time it contracts) of less than 55%

procedures

hormone
●Use of a ventilator during the day

under the skin
●●T

6 months prior to the study start
●Treatment with ataluren or any investigational drug
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Hombre
Diagnóstico genético de Duchenne
Capaz de caminar sin asistencia (ambulatoria)
Capaz de subir 4 escaleras en 8 segundos o menos (puntuación 
de 4SC)
Tomar un régimen regular (plan de medicamentos) de 
corticoesteroides para DMD

Una fracción de eyección (medida del porcentaje de sangre que 
sale el corazón cada vez que se contrae) de menos del 55%
Comportamiento o problemas mentales que afectan a la 
capacidad de completar los procedimientos del estudio
Uso de ciertos medicamentos, incluyendo andrógenos u 
hormona del crecimiento 
El uso de un ventilador durante el día 
Incapacidad de tomar muestras de sangre o de recibir una 
inyección subcutánea (bajo la piel)
El tratamiento con terapias de omisión de exón (terapias que 
tienen como objetivo mutaciones correctas en el gen 
afectado) 6 meses antes del comienzo del estudio
El tratamiento con ataluren o cualquier medicamento en 
investigación



¿Cómo fue el diseño del estudio?

El estudio consistió en una fase a doble ciego de 24 semanas y luego otra parte abierta de 48 semanas con la 
opción de continuar en la fase abierta hasta 228 semanas. Esto se conoce como una extensión abierta.
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THUNDERJET fue un estudio fase 1/2. Esto significa que fue uno de los 
primeros estudios utilizando taldefgrobep alfa (RG6206).

Fase doble ciego

En un estudio doble ciego, los participantes son asignados al azar para 
recibir el medicamento que se está investigando o un placebo (un 
medicamento sin ingrediente activo). Ni los participantes ni los investigadores 
saben si los participantes están recibiendo el medicamento activo o un 
placebo. 

En este estudio, los participantes fueron divididos en cuatro grupos y fueron 
elegidos al azar para recibir placebo o una de las tres dosis de la terapia en 
investigación: 11 recibieron placebo; 7 recibieron 4 mg del fármaco en estudio; 
6 recibieron 12,5 o 20mg del fármaco en investigación; y 19 participantes 
recibieron 35 o 50 mg del medicamento en investigación durante un período de 
24 semanas. Dentro de cada grupo, la dosis del medicamento fue ajustada bajo 
un rango específico, teniendo en cuenta el peso corporal del participante. Se 
administraron la terapia o el placebo por vía subcutánea (inyectados bajo la 
piel) una vez a la semana.

Fase abierta

En un estudio abierto, se les dice a los investigadores y a los participantes 
quién está recibiendo un tratamiento activo y quién está recibiendo un placebo.
En este estudio, todos los que habían participado en la fase a doble ciego 
tuvieron la opción de entrar en la fase abierta del estudio. Todos los 
participantes de la fase abierta recibieron el tratamiento activo (9 en la dosis 
más baja, 8 en la dosis media, 26 en la dosis más alta). 

La fase abierta debía durar unas 48 semanas iniciales, con la opción de 
continuar tomando el tratamiento activo hasta 228 semanas, en una 
ampliación abierta del estudio.



¿Cuál era la cuestión principal a la que querían responder los investigadores?

El objetivo principal (objetivo primario) era averiguar si las diferentes dosis de taldefgrobep 
alfa (RG6206) eran seguras en niños con DMD y si causaban algún efecto secundario.

¿Qué trataba de probar el estudio?

?

¿A qué otras preguntas querían dar respuesta los investigadores?

Los investigadores también querían explorar otras áreas (objetivos secundarios) para ver cómo 
funciona en el cuerpo el medicamento en investigación. El ensayo incluyó medidas para evaluar:

La farmacocinética del medicamento en investigación (cómo se absorbió, distribuyó, procesó y desechó) 

la inmunogenicidad de la terapia (si produjo una respuesta inmune)

cómo el medicamento afectó los niveles de miostatina (una proteína específica involucrada en el desarrollo del 

músculo)  

cómo el fármaco afectó a la masa muscular.
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¿Dónde se llevó a cabo el estudio?

El estudio se llevó a cabo en Estados Unidos y Canadá.



¿Cuáles fueron los resultados del estudio?

How safe was the trial drug?
En general, el medicamento en investigación se consideró seguro y bien tolerado con eventos adversos de leves a 
moderados (EA) (efectos secundarios). No se identificaron nuevos signos de seguridad. 

Los efectos secundarios son complicaciones médicas que ocurren durante un estudio. Los médicos analizaron si el 
medicamento afectaba al número de complicaciones que tuvieron los participantes. Cuando alguien tiene un 
problema de salud durante un estudio, puede ser complicado identificar con exactitud cuál ha sido la causa. A 
veces, el problema de salud es un efecto secundario de uno de los tratamientos. Otras veces, puede ser causado por 
una enfermedad prolongada del paciente, o por una nueva enfermedad.

63%

12%

Irritación de la piel

28%

Enrojecimiento 
de la piel

28%

Hematomas

de los participantes experimentaron eventos adversos (efectos secundarios) que los 
investigadores consideraron relacionados con el tratamiento farmacológico del estudio. Todos 
fueron de intensidad leve, además de 4 eventos moderados (enrojecimiento, malestar, e 
hinchazón en el lugar de la inyección, y dolor de cabeza). Ninguno se consideró grave.

Un evento adverso grave (EAG) es aquel que pone en peligro la vida, requiere atención hospitalaria o causa 
problemas duraderos. Se informó de ocho EAG, pero los investigadores del estudio no consideraron que estuvieran 
relacionados con el tratamiento.

¿Qué demostró el estudio sobre la farmacocinética de la terapia (¿cómo 
funciona en el cuerpo)?
Tal y como se esperaba, el estudio demostró que el fármaco en investigación disminuyó los niveles de miostatina 
que circulaban en sangre. Los niveles de miostatina disminuyeron aún más al aumentar la dosis del 
medicamento. 

Los resultados del THUNDERJET sugirieron un efecto positivo en la masa y composición muscular. 
Se esperaba que al disminuir la miostatina, el tamaño y la fuerza muscular de las personas con DMD aumentaría, 
pero esta hipótesis no fue probada en un estudio más amplio (SPITFIRE) diseñado para medir la efectividad de la 
terapia en investigación.
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De los efectos secundarios que se 
consideran relacionados con el 
tratamiento en investigación, los que 
se notificaron con más frecuencia 
estaban relacionados con el lugar 
de la inyección:



Para una enfermedad como la DMD, en la que las opciones de tratamiento son limitadas, es 
importante investigar posibles nuevas opciones terapéuticas para avanzar en su abordaje. Los 
valiosos datos recogidos durante este estudio se utilizarán para ayudar a avanzar en la comprensión 
de la DMD y para desarrollar futuras terapias.

¿Cómo ha ayudado este estudio a los investigadores?

¿Dónde puedo encontrar más información?

Título completo del estudio: A clinical trial* to establish the safety, tolerability and 
pharmacokinetics (how a medicine works in the body) 
of different doses of an investigational medicine called 
taldefgrobep alfa (RG6206 – an anti-myostatin adnectin) 
in boys with Duchenne Muscular Dystrophy (DMD) – 
THUNDERJET

Nombre corto: THUNDERJET

Número Nacional de ensayo clínico NCT02515669

Número europeo de 
ensayo clínico (EudraCT): 

2015-005455-28

Fecha de comienzo: Diciembre 2015

Fecha de fin: Abril 2020

Puede encontrar más información sobre el estudio en la pagina web ClinicalTrials.gov:

https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT02515669

Si usted o su hijo han participado en este estudio y tienen alguna pregunta sobre los resultados, hable con su 
médico u otro personal médico en el lugar del estudio.

Si tiene más preguntas, comuníquese con un representante de Roche en España.
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Dirección y número de teléfono del patrocinador del ensayo:
F. Hoffmann-La Roche Grenzacherstrasse 124 CH-4070 Basel, Switzerland
+41-61-688-
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