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Republica Argentina - Poder Ejecutivo Nacional
2018 - Ao del Centenario de la Reforma Universitaria

Disposicion
Namero: DI-2018-5950-APN-ANMAT#MS

CIUDAD DE BUENOS AIRES
Jueves 7 de Junio de 2018

Referencia: 1-0047-0002-000221-18-8

VISTO el Expediente N° 1-0047-0002-000221-18-8, del Registro de la Administracion Nacional de
Medicamentos, Alimentos y Tecnologia Médica, y

CONSIDERANDO:

Que por las presentes actuaciones la firma F. Hoffmann-La Roche Ltd, representado en Argentina por PPD
ARGENTINA S.A, solicita autorizacion para efectuar el Ensayo Clinico denominado: ESTUDIO
ALEATORIZADO, DOBLE CIEGO, CONTROLADO CON PLACEBO PARA EVALUAR LA
EFICACIA, SEGURIDAD Y TOLERABILIDAD DE RO7239361 (BMS-986089) EN NINOS VARONES
AMBULATORIOS CON DISTROFIA MUSCULAR DE DUCHENNE, Protocolo V 2 del 21/08/2017
Carta compromiso para Argentina en relacion a hipersensibilidad grave fechada el 12 de abril de 2018 y
firmada por el investigador el 18 de abril de 2018. .

Que a tal efecto solicita autorizacion para ingresar al pais la droga necesaria, documentacién y enviar
material bioldgico al exterior.

Que tomd intervencion el Comité de Etica en Investigacion (CEI), acreditado por la Autoridad Sanitaria
jurisdiccional correspondiente, el cual ha aprobado el protocolo, el modelo de consentimiento informado
para el paciente, como asi también la participacion del investigador principal y el centro propuesto.

Que el informe técnico de la Direccion de Evaluacion y Registro de Medicamentos, (DERM-INAME)
resulta favorable.

Que la Direccion General de Asuntos Juridicos ha tomado la intervencion de su competencia.

Que se aconseja acceder a lo solicitado por haberse cumplimentado lo establecido en la Disposicién
ANMAT N° 6677/10, sus modificatorias y complementarias, que aprueba el Régimen de Buena Practica
Clinica para Estudios de Farmacologia Clinica.

Que se actua en virtud a las facultades conferidas por el Decreto N° 1490/92 y del Decreto N° 101 de fecha
16 de Diciembre de 2015.



Por ello;

DISPOSICION N©:5950
EL ADMINISTRADOR NACIONAL DE LA ADMINISTRACION NACIONAL DE

MEDICAMENTOS, ALIMENTOS Y TECNOLOGIA MEDICA
DISPONE:

ARTICULO 1°.- Autorizase a la firma F. Hoffmann-La Roche Ltd representado en Argentina por PPD
ARGENTINA S.A. a realizar el estudio clinico denominado: ESTUDIO ALEATORIZADO, DOBLE
CIEGO, CONTROLADO CON PLACEBO PARA EVALUAR LA EFICACIA, SEGURIDAD Y
TOLERABILIDAD DE R07239361 (BMS-986089) EN NINOS VARONES AMBULATORIOS CON
DISTROFIA MUSCULAR DE DUCHENNE, Protocolo V 2 del 21/08/2017 Carta compromiso para
Argentina en relacion a hipersensibilidad grave fechada el 12 de abril de 2018 y firmada por el investigador
el 18 de abril de 2018..

ARTICULO 2°.- El estudio clinico autorizado por el articulo 1° se llevara a cabo en el centro, a cargo del
investigador principal y con el/los modelos/s de consentimiento/s, aprobados por el Comité de Etica en
Investigacion, que se detallan a continuacion:

Informacion del investigador, del centro de investigacion, del Comité de Etica en Investigacion (CEI) y del
consentimiento informado

Nombre del investigador Dr. Alberto Luis Dubrovsky
Nombre del centro Instituto Centenario

IAv. Rivadavia 3855, 2° Piso, C1204AAD, Ciudad Autonoma de Buenos
Aires, Argentina

Direccién del centro

Teléfono/Fax 15 55645590
Correo electrénico aldubro@gmail.com
Nombre del CEI Comité de Etica en Investigacion Clinica (CEIC)
Larrea 1381 - 3A , C1117ABK, Ciudad Autonoma de Buenos Aires,

Direccién del CEI Argentina

Asentimiento: V 3.0.0 ( 26/09/2017 )

N° de version y fecha del
consentimiento

Consentimiento Informado para Padres: V 3.2.0 ( 06/04/2018 )

ARTICULO 3°.- Autorizase el ingreso de:

a) Medicacion:

INGRESO DE MEDICACION
Principio a_ctivo, Forma _ Cant_id_ad Nur_nero total Cant.idad Total _
concentracion y farmacéutica Unidad  [administrada [dosis por de Kits y/o Presentacion
presentacion por dosis paciente envases
Farmaco Activo Jeringa Pre- 230 kits (4 IKit de 4 jeringas
|[BMS-986089/ {llenada miligramos|7.50 96 jeringas/ Kit) pre-llenadas
RO7239361 (0,7ml) gering (7.5mg)
Farmaco Activo Jeringa Pre- 230 kits (4 kit de 4 jeringas
|[BMS-986089/ {llenada miligramos|15.00 96 jeringas por  |pre-llenadas
RO7239361 (0,7ml) Kit) (15mg)
Farmaco Activo Jeringa Pre- 230 kits (4 kit de 4 jeringas
BMS-986089/ {llenada miligramos|35.00 96 jeringas por  |pre-llenadas
RO7239361 (0,7ml) Kit) (35mg)

I




Farmaco Activo Jeringa Pre- 230 kits (4 kit de 4 jeringas
BMS-986089/ llenada miligramos|50.00 96 jeringas por  |pre-llenadas
RO7239361 (0,7ml) DISPOSIWiON N°:595%0mg)
Jeringa Pre- 115 kits (4 . )
Placebo {llenada miligramos|0.00 48 jeringas por i]IE:a rrllgg: Sg%m
(0.7ml) kit) g

b) Materiales:

[MATERIALES PARA IMPORTAR

[Detalle

Importar

Camara de Video y accesorios

Tripode

Papel blanco y marcador

cronémetros

conos de trafico estandar

Subida de 4 escalones y accesorios

Cinta adhesiva de color

|[Dinamoémetro CITEC y accesorios

Gonidémetro y accesorios

|Kit de PUL (Performance Upper Limb - desempefio de miembro superior) y accesorios

cinta de medicion flexible

estadiometro y accesorios

espirometro y accesorios

lieringa de calibracion

manometro y accesorios

boquilla/ filtro

pinzas para la nariz

boquilla/ mascara

computadora y accesorios

dinamoOmetro de mano y accesorios

prueba de DXA (Dual x-ray absorpiometry - absorciometria dual de rayos x) para calibracion y
accesorios

|Dispositivo ECG y accesorios

Tarjeta de alerta

OIN N INININININININININININININININ|WIWIN|NIN

diario de administracion de dosis 45
[instrucciones para el uso del producto en investigacion 6
lincentivos para nifios a quienes se les hara la espirometria 2
guia de viajes de Greenphire 3

cuestionario PODCI (pediatric Outcome Data Collection Instrument - Instrumento de Recoleccion
de Datos de Resultados Pediatricos) para pacientes pediatricos

Cuestionario PODCI para pacientes adolescentes 19
Cuestionario HUI (Health Utilities Index - Indice de Utilidades Sanitarias) 15
Cuestionario sobre la PedsQL (Pediatric Quality of Life - Calidad de Vida Pediatrica) e 19
[instrucciones de puntuacion

[Bolsa térmica 5
paquetes de hielo )
recipientes de objetos punzocortantes 25
gasas adhesivas hipoalergénicas para heridas 3




toallas desinfectantes Anios

gasa o bolita de algodon

w

Impresora y accesorios

DISFUSICIUN NY., 595U

N

programado

|Kit de seleccion, Kit del Dia 1, Kit de Semana 1, Kit de Semana 2, Kit de Semana 4, Kit de
Semana 12, Kit de Semana 24, Kit de Semana 36, Kit de Semana 48/ fin de tratamiento, Kit de
Semana 1 de etiqueta abierta, Kit de Semana 2 de etiqueta abierta, Kit de Semana 3 de etiqueta
abierta, Kit de Semana 12 de etiqueta abierta, Kit de Semana 24 de etiqueta abierta, Kit de
Semana 24 de etiqueta abierta, Kit de Semana 36 de etiqueta abierta, Kit de Semana 48 de
etiqueta abierta// fin de tratamiento, Kit de Semana 8 de seguimiento, Kit de Semana 16 de
seguimiento, Kit de Semana 16 de seguimiento, Kit de Semana 24 de seguimiento, Kit no

202

El ingreso de la medicacion y materiales detallados en el presente articulo se realiza al solo efecto de la
investigacion que se autoriza en el Articulo 1° quedando prohibido dar otro destino a la misma, bajo
penalidad establecida por la Disposicion ANMAT N° 6677/10.

ARTICULO 4°.- Autorizase el envio de muestras bioldgicas de acuerdo al siguiente detalle:

[MUESTRAS BIOLOGICAS

Tipo de Muestra [Destino Origen Pais
panel de bioquimica ICOI\_I Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto _ |Argentina
Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario
Panel hematologico ICOI\_I Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto _ |argentina
Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario
panel de urinalisis ICOI\_I Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto _ |Argentina
Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario
Glutamato deshidrogenasa ICOI\_I Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto _ |Argentina
(GLDH) Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario
CK-I_\/IM (_Isoenzima de la ICOI\_I Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto _ |Argentina
creatina-cinasa) Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario
oruebas plaguetarias ICOI\_I Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto _ |Argentina
Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario
linmunogenicidad ICOI\_I Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto _ |Argentina
Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario
NAB (confirmatoria) ICOI\_I Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto _ |Argentina
Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario
. .o ICON Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto .
miostatina libre Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario Argentina
. . . . ICON Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto .
complejo de miostatina - farmaco |- inodale NY 11735, EE. UU. Centenario |/ \"98"tIN3
. . ICON Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto .
complejo de GDF 11-farmaco |-\ o dale, NY 11735, EE. UU. Centenario | \"98"tN3
biomarcadores exploratorios en ICOI\_I Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto _ |argentina
Ssuero Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario
bipmarcadores exploratorios en ICOI\_I Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto _ |Argentina
orina Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario
muestras _de sangre para ICOI\_I Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto _ |Argentina
genotipificacion exploratoria Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario
Suero para investigaciones ICOI\_I Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto _ |Argentina
adicionales Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario
o ICON Laboratories Inc, 123 Smith Street, Instituto .
farmacocinética Farmingdale, NY 11735, EE. UU. Centenario Argentina




A los fines establecidos en el presente articulo deberd recabar el solicitante la previa intervencion del
Servicio de Comercio Exterior de esta Administracion NacionalDISPOSICION N©:5950

ARTICULO 5°.- Los envios autorizados en el articulo precedente deberan efectuarse bajo el estricto
cumplimiento de las normas IATA correspondientes, asumiendo el solicitante las responsabilidades
emergentes de los posibles dafios que pudieran caber por dicho transporte.

ARTICULO 6°.- Notifiquese al interesado que los informes parciales y finales deberan ser elevados a la
Administracion Nacional de Medicamentos, Alimentos y Tecnologia Médica, en las fechas que se
establezcan al efecto, para su evaluacion y conclusiones finales por parte de los funcionarios que seran
designados a tal efecto. En caso contrario los responsables se haran pasibles de las sanciones pertinentes
que marca la Ley N° 16.463 y la Disposicion ANMAT N° 6677/10.

ARTICULO 7°.- Establécese que de acuerdo a lo dispuesto en el punto 3.11, Seccion C, Anexo de la
Disposicion ANMAT N° 6677/10, la firma PPD ARGENTINA S.A., quien conducira el ensayo clinico en
la Republica Argentina, quedard sujeta a la citada normativa, asumiendo todas las responsabilidades que
corresponden al patrocinador en materia administrativa, contravencional y civil no pudiendo eximirse de las
mencionadas responsabilidades ni aun en el supuesto de haber transferido total o parcialmente la realizacion
de las funciones que le corresponden en tal caracter.

ARTICULO 8.- Establécese la obligacion por parte del Patrocinador y del Investigador Principal de cumplir
con la Carta compromiso para Argentina en relacion a hipersensibilidad grave fechada el 12 de abril de
2018 y firmada por el investigador el 18 de abril de 2018 que refiere que: Si el paciente llegara a presentar
hipersensibilidad grave (p ej. Edema de glotis, anafilaxia), no podra continuar en el estudio. La
hipersensibilidad grave serd considerada como un criterio de discontinuacion.

ARTICULO 9.- Registrese; notifiquese electronicamente al interesado la presente Disposicion. Cumplido,
archivese.

Expediente N°: 1-0047-0002-000221-18-8.
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