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Los tumores cerebrales son los canceres sélidos mas frecuentes y agresivos en nifios, adolescentes y jovenes
adultos. En muchos casos, como el glioma difuso de linea media o el ependimoma de fosa posterior, no existen
tratamientos curativos y las opciones actuales (cirugia, radioterapia y quimioterapia) ofrecen un prondstico muy

limitado.

El desarrollo de nuevos farmacos ha sido escaso en la ultima década. Sin embargo, ciertos tumores pediatricos
presentan alteraciones en la reparacion del ADN, lo que abre la puerta al uso de tratamientos dirigidos, como
los inhibidores de PARP, que impiden que las células cancerosas reparen su ADN, lo que provoca su muerte. Si
se combinan con quimioterapias que dafian el ADN, como el irinotecan,se podria potenciar ain mas su efecto,
buscando mejorar las opciones terapéuticas para los pacientes mas vulnerables.

Este estudio propone una innovadora combinacién terapéutica de niraparib (inhibidor de PARP) e irinotecan
(quimioterapia) para tratar tumores cerebrales pediatricos. Se realizara en el marco del ensayo clinico
internacional AcSé-ESMART, en siete paises europeos, e incluira 58 pacientes con tumores resistentes o en
recaida.
El ensayo se divide en dos fases:

e Fase I: Determinar la dosis mas segura de niraparib combinada con irinotecan, administrado cada 14

dias.

e Fase lI: Evaluar la eficacia de esta combinacién en cuatro grupos de tumores seleccionados:

Ependimoma de fosa posterior (PFA)

Gliomas difusos de linea media (incluyendo DIPG)
Pinealoblastoma y otros tumores con inestabilidad cromosémica
Otros tumores pediatricos con alteraciones en reparacion del ADN
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El irinotecan se administrara en dosis Unicas, lo que podria mejorar su paso al cerebro. El niraparib, por su
parte, destaca entre los inhibidores de PARP por su alta capacidad de penetrar la barrera hematoencefalica.
Ademas, los investigadores intentaran averiguar qué nifios y adolescentes podrian beneficiarse mas de este
tratamiento. Para ello, no tendran que hacer cirugias complicadas: analizaran muestras de sangre (biopsia
liquida), buscando sefales que puedan indicar si el tratamiento esté funcionando.

Si los resultados son positivos, esta combinacion de medicamentos podria usarse en el futuro como primer
tratamiento para tumores cerebrales muy agresivos en la infancia, para los que hoy en dia no existen opciones
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