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Oncoheroes consigue de la FDA la designacion
de volasertib como Medicamento para Enfermedad
Pediatrica Rara en el tratamiento de rabdomiosarcoma

- Oncoheroes Biosciences, una empresa biotecnolégica centrada en desarrollar
nuevas terapias para el cancer infantil, ha obtenido de la Food and Drug
Administration (FDA) la designacion de volasertib como Medicamento para
Enfermedad Pediatrica Rara (Rare Pediatric Disease Designation, RPDD) en el
tratamiento de rabdomiosarcoma, el tipo de cancer de tejidos blandos mas
frecuente en la infancia y la adolescencia.

- Oncoheroes, fundada por el barcelonés Ricardo Garcia y el italiano Cesare
Spadoni —dos padres afectados por el cancer infantil- tiene su sede en Boston
(Estados Unidos) y su filial europea esta ubicada en el Parc Cientific de Barcelona.

- La Rare Pediatric Disease Designation concede a Oncoheroes la reduccion del
proceso de evaluacion de volasertib por parte de la FDA. Oncoheroes obtendria,
ademas, un bono conocido como Priority Review Voucher (PRV) que le permitiria
disfrutar del mismo periodo de reduccion en la evaluacion de un futuro farmaco.
Los PRV se pueden transferir a otras compaiiias y hasta la fecha, su precio de
venta ha oscilado entre los 67 y los 350 millones de ddlares.

Barcelona, 30 de septiembre de 2020. La biotecnoldgica norteamericana Oncoheroes Biosciences
Inc. —enfocada exclusivamente en la investigacion y desarrollo de nuevos medicamentos para el
cancer infantil, con sede europea en el Parc Cientific de Barcelona— ha obtenido de la Food and Drug
Administration (FDA) de los Estados Unidos la designacidn de volasertib como Medicamento para
Enfermedad Pediatrica Rara (Rare Pediatric Disease Designation, RPDD) para rabdomiosarcoma, el
tipo de cancer de tejidos blandos mas frecuente en la infancia y la adolescencia.

La FDA apoya de forma activa mediante incentivos y programas especificos, como la Rare Pediatric
Disease Designation, a compafiias que desarrollan nuevas terapias para enfermedades raras, es
decir, que afectan a menos de 200,000 personas.

‘Estamos muy satisfechos de que la FDA haya otorgado RPDD a volasertib. Este reconocimiento
responde a la necesidad médica no cubierta de tratamientos més eficaces para los pacientes con
rabdomiosarcoma. Ademas, esta designacién permitirda a Oncoheroes acelerar el proceso de
desarrollo de este medicamento”, afirma Ricardo Garcia, fundador y CEO de Oncoheroes.

La concesion del estatus de RPDD a un farmaco puede contribuir proporcionar ingresos adicionales,
ya que permite que las compafiias puedan optar a recibir un Bono de Revision Prioritaria (Priority
Review Voucher, PRV) que puede transferirse a cualquier otra empresa. La empresa poseedora del
PRV se beneficia de una revision mas rapida de un candidato a medicamento por parte de la FDA,
reduciendo el periodo a 6 meses y ofreciéndoles la posibilidad de llegar antes al mercado.


http://www.pcb.ub.edu/portal/es/empresa?p_p_id=detallempresa_WAR_empleatsempresesportlet&p_p_state=MAXIMIZED&_detallempresa_WAR_empleatsempresesportlet_empresaId=ENT_007399&_detallempresa_WAR_empleatsempresesportlet_redirect=%2Fportal%2Fen%2Fentitats
http://www.pcb.ub.edu/portal/es/home
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Hasta el dia de hoy, 12 de los 25 PRV recibidos para indicaciones pediatricas se han vendido por un
precio de venta acumulado de 1.600 millones de dolares. Por ejemplo, el ultimo medicamento
aprobado para cancer infantil fue Unitixin, desarrollado por United Therapeutics, quién recibié un PRV
y mas tarde vendié a Abbie por $350.

El rabdomiosarcoma es un tipo de cancer (sarcoma de partes blandas) que se desarrolla en las
células musculares y de tejidos blandos. Es una enfermedad rara y a pesar de ser poco frecuente,
es el cancer de los tejidos blandos mas habitual en nifios y adolescentes. Segun la Asociacion contra
el Rabdomiosarcoma, en Espafia se diagnostican entre 25-35 nuevos casos por afio. Es un tumor
maligno muy agresivo y hay una clara necesidad médica no cubierta para el tratamiento de las formas
més agresivas de esta enfermedad.

‘Los tratamientos actuales para el rabdomiosarcoma se basan en terapias con décadas de
antigliedad y suelen ser poco eficaces frente a los subtipos méas agresivos de la enfermedad, por lo
que la tasa de supervivencia a los 5 afios se situa actualmente en torno al 20-30%. Estamos
impacientes por empezar lo antes posible los estudios clinicos y esperamos que volasertib suponga
un antes y un después para los pacientes con rabdomiosarcoma”, explica Cesare Spadoni, PhD,
fundador y COO de Oncoheroes.

Volasertib es un inhibidor de la quinasa PLK1 (Polo-like-kinase 1), una enzima implicada en la
progresion de la enfermedad en varias neoplasias. EI compuesto fue descubierto y desarrollado
inicialmente por Boehringer Ingelheim para el tratamiento de la leucemia mieloide aguda, hasta que
la empresa decidio dejar su desarrollo por motivos estratégicos. En paralelo, varios grupos
académicos independientes de investigacion en cancer infantil generaron datos sdlidos que
apoyaban la continuacion del desarrollo de volasertib para rabdomiosarcoma y, probablemente, para
otras indicaciones de cancer pediatrico.

En 2019, Oncoheroes obtuvo la licencia mundial y exclusiva de Boehringer Ingelheim para volasertib
con el objetivo de continuar el desarrollo clinico y asi beneficiar a los pacientes oncoldgicos mas
jovenes.

Investigacion preclinica en el rabdomiosarcoma

Distintas publicaciones destacan el potencial de volasertib en rabdomiosarcoma. La elevada
expresion de PLK1 se ha asociado a un mal prondstico en diversas neoplasias, incluido el
rabdomiosarcoma. Se ha demostrado que el medicamento puede presentar un efecto antineoplasico
especifico en esta enfermedad, que se origina en la proteina de fusion PAX3- FOXO1 en un
subconjunto importante de pacientes.

PAX3-FOXO1 es una diana terapéutica compleja. No obstante, se ha demostrado que la inhibicion
de PLK1 por parte de volasertib reduce la estabilidad de esta proteina de fusidn, dando lugar a su
degradacion y a la inhibicion del crecimiento del tumor en modelos PDX. Ademas, los datos in vivo
también apuntan a una fuerte sinergia entre volasertib y vincristina, un medicamento que ya figura
en el protocolo de tratamiento de referencia estandar para rabdomiosarcoma.

La mayoria de estos datos se generaron en laboratorios europeos que forman parte del Consorcio
Europeo de Terapias Innovadoras para Nifios con Cancer (ITCC). Oncoheroes tiene previsto
colaborar con el ITCC para el desarrollo clinico de volasertib.


http://curarelrabdo.org/que-es-el-rabdomiosarcoma/
http://curarelrabdo.org/que-es-el-rabdomiosarcoma/
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Oncoheroes Biosciences Inc.

Oncoheroes Biosciences Inc. (https://oncoheroes.com/) es una startup biotecnolégica innovadora
enfocada exclusivamente en la investigacion y desarrollo de farmacos mas eficaces para nifios y
adolescentes con cancer. La compafiia tiene su sede en Boston (Estados Unidos) y su filial europea
esta ubicada en el Parc Cientific de Barcelona, donde también dispone de un laboratorio de [+D.

Oncoheroes nacié de la mano del barcelonés Ricardo Garcia y el italiano Cesare Spadoni, dos padres
afectados por el cancer infantil y decididos a cambiar el pronéstico de estos jovenes pacientes.
Ricardo Garcia es emprendedor en serie nacido en Barcelona que se mudé a Boston en 2011 para
tratar de un meduloblastoma —uno de los tumores cerebrales mas agresivos— a su hijo Richi de seis
afios. Richi es hoy en dia un adolescente superviviente de cancer que convive con una larga lista de
secuelas. En 2017 fundé Oncoheroes con Cesare Spadoni (actual COQ), quien perdio6 a su hija Laura
tras ser diagnosticada a los tres afios de un carcinoma neuroendocrino, un tipo de cancer
relativamente raro en nifios y sin opciones de tratamiento.

El equipo de gestion esta formado por expertos en 1+D+i y profesionales de la industria de Estados
Unidos y Europa en el campo del descubrimiento y desarrollo de farmacos. La comparia ya ha
establecido fuertes vinculos con la principal red internacional de oncologia pediatrica y con la
comunidad mundial de cancer infantil.

El objetivo de Oncoheroes es convertirse en lider global de nuevos medicamentos para cancer
infantil. Actualmente la compafiia esta buscando activamente oportunidades para obtener licencias
en oncologia pediatrica y esta trabajando para generar nuevos compuestos propios para una serie
de indicaciones de cancer pediatrico con una gran necesidad médica no cubierta.
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