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Uma breve visao do estudo

O tratamento BrainStorm consiste em células-tronco da propria pessoa (chamadas autélogas) sendo
removido da medula 6ssea e, em seguida, cultivado fora do corpo na presenca de um produto
quimico de propriedade da empresa chamada NurOwn, que visa aumentar a capacidade das células-
tronco de produzir e ocultar substancias protetoras chamadas fatores de crescimento. As células-
tronco s@o entdo injetadas no fluido que banha o cérebro e a medula espinhal (chamado liquido
cefalorraquidiano ou LCR) com uma agulha (chamada intratecal ou injecdo IT) em multiplos
intervalos. A esperanca é que essas células-tronco tratadas sejam capazes de retardar a progressao
da degeneracéo do neurdnio motor e, portanto, a progressao dos sintomas da ELA.

Em 2016, a primeira publicagcao revisada por pares apareceu, demonstrando preliminarmente, dados
de seguranca positivos em combinagdo com a BrainStorm completando um ensaio clinico de fase 2
em trés renomados centros clinicos nos Estados Unidos. Os dados do ensaio de fase 2 envolveram
48 pacientes com ELA (36 tratados e 12 com placebo) e foram publicados em dezembro de 2019 na
revista Neurology, intitulada “Um transplante de dose Unica de células MSC-NTF €& seguro e
demonstrou primeiros sinais promissores de eficacia.”

Um ensaio clinico de fase 3 que testa doses multiplas de NurOwn em 200 participantes em 6 locais
nos Estados Unidos foi iniciado em 2017. O ensaio foi duplo-cego, o que significa que nem o0s
pesquisadores nem o0s participantes sabiam se eles estavam em tratamento ativo ou placebo. As
medicdes primarias foram para examinar a seguranca de repetidas injecdes intratecais de NurOwn
e a sua capacidade de retardar a progressao da ELA, usando uma escala chamada ALSFRS-R. Para
determinar se as células-tronco tratadas com NurOwn estavam fornecendo o efeito biolégico
pretendido, o LCR foi medido para biomarcadores incluindo fatores neurotréficos (visando niveis
aumentados) e fatores neurodegenerativos / neuroinflamatorios (visando niveis reduzidos).

Em 17 de novembro de 2020, um comunicado de imprensa foi emitido descrevendo os dados iniciais
do ensaio clinico da fase 3. O ensaio ndo encontrou significancia estatistica em nenhum dos
dados relatados; notavelmente na medi¢cdo primaria da progressao da doenca usando o
ALSFRS-R. Um subgrupo pré-especificado de pessoas com doenca inicial foi destacado no
comunicado a imprensa como mostrando uma desaceleracdo clinicamente significativa da
progressao de ALS, no entanto, esses resultados também n&o foram estatisticamente significativos.
Além disso, foi relatado que o tratamento com NurOwn resultou em um aumento de
biomarcadores neurotroficos e reducdo de biomarcadores neurodegenerativos e
neuroinflamatorios quando comparado ao grupo placebo, que esta alinhado com o que o
ensaio esperava alcancar. A analise de acompanhamento investigara se esses resultados de
biomarcadores, além de uma andlise mais aprofundada do subgrupo pré-especificado daqueles com
doenca inicial, podem revelar qualquer informacéo adicional.

Recomendacao

Com base nos dados divulgados pela BrainStorm, o SAC recomenda que nao haja evidéncias
conclusivas no momento, para sugerir que o NurOwn ofereca beneficios para pessoas com
ELA. Quando os dados de teste adicionais se tornam disponivel e uma analise posterior seja
realizada, o SAC continuara a fornecer atualizacdes sobre o que a comunidade cientifica e
médica aprende que pode apoiar o desenvolvimento de tratamentos eficazes para ALS / MND.
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