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CAPITULO 1: Carta de presentacién

Con un gran placer y enorme satisfaccion presentamos la memoria de la Fundacién de Investigacion
Biomédica del Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus (FIBHNJS) de 2024. Esta memoria representa el
esfuerzo de todos los integrantes de nuestro hospital y de la FIBHNJS en desarrollar nuestros
conocimientos médicos y cientificos, con el objetivo prioritario de mejorar el tratamiento de los nifios y
adolescentes enfermos mediante la investigacion traslacional y la investigacion basica.

La FIBHNJS, con el fin de promover, organizar y gestionar la investigacién cientifica, innovacién y traslacién
de conocimiento en nuestro hospital, es esencial para que todos los que lo deseen, puedan desarrollar
sus proyectos de investigacidon. La mejora en los protocolos de actuacion puestos en marcha en la FIBHNJS
en los ultimos afos, asi como un incremento en los integrantes de los servicios de gestion, ha ayudado a
impulsar decididamente un aumento considerable en la actividad investigadora. De hecho, la solicitud de
ayudas en la gestién de transferencia de conocimiento, patentes, acuerdos nacionales e internacionales,
y la captacidn de fondos publicos y privados, asi como los servicios de bioestadistica y de traduccién al
inglés, son cada vez mas demandados en nuestra institucion, representando una seiial relevante del gran
interés en desarrollar la investigacién e innovacion. Es menester proseguir en esta direccién, con el
objetivo de que nuestra institucion no solo sea de referencia en pediatria clinica, sino también en la
investigacidn pediatrica en todas sus especialidades.

El incremento en la investigacidon e innovacién desarrolladas durante el ultimo afo es fruto del trabajo y
compromiso de muchos y es de justicia expresar mi sincero agradecimiento a todos los Investigadores y
Servicios Clinicos que han contribuido al avance de la investigacidn, traslacion, comunicacion y ensefianza
cientificas de nuestra Fundacion y Hospital.

En los proximos afios tenemos un reto muy importante, como es el conseguir hacer el Hospital Infantil
Universitario Nifio Jesus el centro de un Instituto de Investigacion Pediatrico acreditado por la Comunidad
de Madrid y el Instituto de Salud Carlos Ill. Por consiguiente, esta mos empefiados en nuestro compromiso
de ayudar y apoyar a todos aquellos con interés en la investigacion, incluyendo no solamente a los
investigadores consolidados, sino también a los investigadores emergentes y a los que estan empezando
sus primeros pasos en el apasionante mundo de la investigacion cientifica. Conseguir este reto es esencial
para poner nuestra institucion en el lugar que se merece y, para ello, necesitamos la ayuda de todos.

En 2024 hemos hecho un paso muy grande consiguiendo fondos publicos competitivos para el desarrollo
de la Unidad de Investigacion Clinica y Ensayos Clinicos de nuestro hospital durante los préoximos dos afios.
Trabajando juntos, estamos haciendo progresos muy importantes en la consolidacidn de la investigacion.

Atentamente,

Dra. Julie Ann Chowen King

Presidenta de la Comision Cientifica
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CAPITULO 2: Estructura organizativa

«+» Patronato

El Patronato es el érgano de gobierno y administracién de la Fundacién para la Investigacion
Biomédica del Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus (FIBHNJS).

Es el encargado de nombrar y cesar al Director y Secretario, aprobar el Plan General de
Investigacion y de Calidad, establecer las directrices de caracter general y la planificacién
estratégica. La funcidn fundamental es definir, actualizar y adaptar la misién y espiritu de la
Fundacion a los tiempos y necesidades pediatricas actuales.

Miembros del Patronato:

e D.Julio Vicente Zarco Rodriguez (Presidente)

e Dia. Inmaculada Ibafiéz de Caceres (Vicepresidenta)
e Prof. Dr. Jesus Argente Oliver (Vocal)

e Dra. Julie Ann Chowen King (Vocal)

e Dra. Maria Angeles Garcia Teresa (Vocal)

e D.Jesus Martin Lazaro (Vocal)

e Dra. Esther Aleo Lujan (Vocal)

e Diia. Teresa Elizalde Sandoval (Secretaria)

+» Comision cientifica

La Comisiéon Cientifica de la Fundacion para la Investigaciéon Biomédica del Hospital Infantil
Universitario Nino Jesus estd compuesta por 13 investigadores clinicos y basicos.

El objetivo general de esta Comision consiste en promover la investigacion e innovacidn que se
lleva a cabo en nuestra institucién trabajando estrechamente con los administradores de la
Fundaciodn.

Esta Comisidn es responsable de planificar la politica cientifica, las actividades y la formacién,
asi como de la monitorizacién de la calidad de la investigacion de la institucién, asesorando a
quienes lo requieran sobre politica cientifica de la institucién, politica y convocatorias de
financiacién publica y privada.

La Comisidon cientifica informa a la Junta Directiva de la Fundacion de los avances cientificos
alcanzados y los planes estratégicos de futuro.
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Miembros de Comisién Cientifica:

Presidenta: Dra. Julie Ann Chowen King
Vocal: Dr. Manuel Ramirez Orellana
Vocal: Dra. Africa Gonzalez Murillo
Vocal: Dra. Verdnica Cantarin Extremera
Vocal: Dr. Alberto Garcia Salido
Vocal: Dr. Vicente Barrios Sabador
Vocal: Dra. Laura Maria Frago Fernandez
Vocal: Dr. Alvaro Lassaletta Atienza
Vocal: Dr. Manuel Leonidas Espinoza Vega
. Vocal: Dr. Przemyslaw Piotr Maruszewski
. Vocal: Dr. Andrés Castillo Sanz
. Vocal: Dra. Alba Rubio San Simén
. Vocal: Dra. Rosa Maria Egea-Gamez

LN AW
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2. Personal de gestion

La composicién de la oficina de gestion de la Fundacidn se estructura de la siguiente manera:

- Direccién: Teresa Elizalde Sandoval

- Contabilidad: Nerea de Cruz Pisuerga

- Gestor de recursos humanos: Angela Buitrago Llorente

- Gestor de ensayos clinicos y estudios observacionales: Manuel Cabrera Moreno

- Gestor de proyectos privados, acuerdos y convenios: Laura Aranzasti Hervas

- Soporte cientifico y gestor de proyectos nacionales e internacionales: Marina Palou
Gomez
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CAPITULO 3: Areas de investigacion

1. Areas y lineas de investigacion

AREA DE ENFERMEDADES SISTEMICAS Y ENFERMEDADES RARAS

Responsable de area: Prof. Dr. Jesus Argente Oliver

Desde el afio 1989 se inicid el desarrollo de la investigacién en esta drea preferencial de la
Pediatria, conformada por diversas enfermedades sistémicas y enfermedades raras tan
relevantes en la Pediatria. Dirigida por el Profesor Jesus Argente Oliver, Jefe de Servicio de
Pediatria y de Endocrinologia y Catedratico de Pediatria de la Universidad Auténoma de Madrid.
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Esta drea se divide en 13 grupos mas 4 grupos asociados:

Grupo 1: Obesidad infantil, anomalias genéticas y trastornos del crecimiento y la pubertad.

Responsable: Prof. Dr. Jesus Argente Oliver.

El Prof. Dr. Jesus Argente Oliver es Jefe de Servicio, Catedratico de Pediatria, Director del
Departamento de Pediatria de la UAM, jefe de Grupo del CIBEROBN y responsable de su
programa de obesidad infantil y Director del Laboratorio de Investigaciéon del Servicio de
Endocrinologia. Es el Unico Departamento de Endocrinologia Pediatrica nacional reconocido por
la European Society for Paediatric Endocrinology (ESPE) para la formacidn clinica y basica en
Endocrinologia infantil. Este grupo mantiene una trayectoria ascendente en su produccién
cientifica y financiacién de proyectos, nacionales y extranjeros, durante los ultimos veinte afos.
Este grupo forma parte del Instituto de Investigacion Sanitaria La Princesa.

Para el desarrollo de la actividad investigadora, este Servicio dispone de un Laboratorio de
investigacion constituido y reconocido como Unidad de Investigacion acreditada por el Fondo
de Investigacién Sanitaria en el afio 1997 y dispone de una infraestructura completa y moderna
para la realizacion de proyectos de investigacién subvencionados.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:
- Establecimiento de las bases fisiopatoldgicas de las obesidades en la infancia.

- Desarrollo de las bases farmacoldgicas de las obesidades en la infancia y la
adolescencia, incluyendo el empleo de leptina recombinante, liraglutide,
semaglutide, setmelanotide, asociacidon de fentermina y topimarato, asi como
nuevos farmacos en fase de investigacién en el momento actual.
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- Investigacién de diferentes programas de alimentacién en los nifos y
adolescentes con obesidad monogénica, poligénica, sindromica y debida a
tumoraciones del sistema nervioso central.

- Andlisis de nuevos genes involucrados en el crecimiento humano, tras el
descubrimiento mundial por nuestro grupo de pacientes con mutaciones en los
genes RNPC3 y PAPP- A2.

- Establecimiento de las bases diagndsticas en pacientes con hipocrecimiento
armoénico, mediante la investigacion de dos nuevos factores, las papalisinas
(PAPP-A 'y PAPP-A2) y las estaniocalcinas (STC1 y STC2).

- Desarrollo de programas internacionales para el establecimiento de las bases
genéticas de los pacientes con pubertad precoz central. Hemos descrito
mutaciones en los genes MKRN3 y DLK1. En la actualidad, hemos descrito
mutaciones en un nuevo gen, MECP2, ligado al cromosoma X que requerird
amplia investigacion traslacional.

- Valoracién de las bases auxoldgicas para el conocimiento de la talla adulta en
pacientes con pubertad precoz central tratados con analogos de GnRH.

- Aplicaciéon de sistemas de infusion continua de insulina, preferentemente de asa
cerrada, en pacientes con diabetes mellitus tipo 1.

- Investigacidn coordinada con el grupo de Neuroendocrinologia en aspectos
basicos desarrollados en su programa sobre la participacion de los astrocitos y
la glia en el control del metabolismo sistémico, con especial énfasis en Ia
comunicacidén con los exosomas.

Su linea de investigacién se centra en:
o Obesidad infantil.
o Crecimiento humano normal y patoldgico.
o Pubertad normal y patoldgica.

o Trastornos hormonales y del metabolismo en la infancia y la adolescencia y
seguimiento de nifios con endocrinopatias, patologia del crecimiento y
alteraciones metabdlicas.
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Grupo 2: Neuroendocrinologia del metabolismo. Responsable: Dra. Julie Ann Chowen.

Obijetivos cientificos a alcanzar por el grupo:
- Estudiar la respuesta metabdlica a nutrientes especificos.

- Determinar los mecanismos centrales de deteccién y metabolismo de los
diferentes acidos grasos y como afectan a la ganancia de peso, enfocado en la
importancia de los astrocitos en este fendmeno.

- Analizar como los astrocitos modulan a las neuronas hipotaldmicas que
controlan el metabolismo sistémico dependiendo de la situacién
nutricional/hormonal, con especial énfasis en la comunicacion via vesiculas
extracelulares/exosomas.

- Estudiar las bases neuroendocrinas en las diferencias entre los sexos en la
respuesta a una dieta no adecuada.

Su linea de investigacidén se centra en:
o Neuroendocrinologia del metabolismo.
o Papel de los astrocitos en el control de sistemas neuroendocrinas.
o Efecto del ambiente temprano sobre el metabolismo a largo plazo.

o Impacto de la nutricién sobre los sistemas neuroendocrinas.

Grupo 3: Enfermedades de base alérgica, mecanismos celulares y moleculares determinantes.

Responsable: Dra. Maria Dolores Ibafiez Sandin.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Estudio de la microbiota intestinal en lactantes con alergia a leche de vaca, sus
madres y sus abuelas.

- Estudio de biomarcadores de predisposicion alérgica en recién nacidos
(BIOPAL).

- Comprender las variables relevantes para medir en los estudios
intervencionistas en el campo de la alergia a los alimentos.

- Investigacion del perfil de sensibilizacion y reactividad clinica de los pacientes
gue debutan con alergia al marisco en diferentes areas geograficas de Espaiia.
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- ldentificar modalidades de tratamiento de la alergia a leche mediante
inmunoterapia con alimentos que reduzcan la frecuencia y la gravedad de los
eventos adversos.

- Determinar la eficacia de los ensayos clinicos de inmunoterapia con alimentos.

- Investigar las causas involucradas en el complejo proceso de la prescripcion de
inmunoterapia con alérgenos aéreos en el tratamiento de la enfermedad
alérgica respiratoria.

- Conocer los mecanismos moleculares involucrados en la reaccion alérgica
anafilactica y no anafilactica para poder mejorar la precision diagndstica.

- Investigacién en asma infantil, estableciendo las guias clinicas para su
tratamiento en el contexto de la Academia Europea de Alergia e Inmunologia
Clinica.

Su linea de investigacién se centra en:
o Inmunoterapia con alimentos.
o Inmunoterapia con inhalantes.
o Asma.

o Microbiota y biomarcadores de enfermedades alérgicas y en recién nacidos.

Grupo 4: Enfermedad Inflamatoria intestinal, esofagitis y otras patologias digestivas.

Responsable: Dra. Rosa Ana Muioz Codoceo.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Enfermedad de Crohn: mecanismos genéticos, transcriptdémicos y celulares en
respuesta a terapia celular.

- Acidemia organica: Tratamiento a largo plazo.

- Colitis ulcerosa: Eficacia y seguridad farmacoldgica.

- Enfermedad celiaca: Evolucidn clinica, auxoldgica y puberal.
- Enfermedades hepaticas: Respuesta inflamatoria.

- Fomentar unidades de excelencia interdisciplinares con acreditacién por parte
de sociedades cientificas y/o estandares de calidad.
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- Creacion de Master propio con la Universidad Auténoma de Madrid
(departamento de Pediatria) en Gastroenterologia y Nutricion Pediatrica.

- Impulsar la educacién sanitaria proactiva a los padres y pacientes de las
patologias crénicas atendidas.

Su linea de investigacién se centra en:
o Enfermedad inflamatoria intestinal (Ell).
o TCA nifo pequefio, Metabolopatias, Disfagia.
o Esofagitis eosinofilica (EEo) y microbiota esofagica.

o TCA nifio mayor, Enfermedad celiaca, Simulacién/Seguridad del paciente.

Grupo 5: Enfermedades neurodegenerativas, neurometabdlicas, neuroinmunologia,

epilepsias del neurodesarrollo y dafio cerebral adquirido infantil. Responsable: Dra. Verdnica

Cantarin Extremera.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- ldentificacion de dianas terapéuticas en epilepsia, encefalopatias genéticas y
otros trastornos neuroldgicos.

- Terapias de medicina de precision en las diferentes enfermedades de causa
neuroldgica.

- Nuevosmecanismos fisiopatoldgicos  de encefalopatias epilépticas 'y
del neurodesarrollo: Estudios multigénicos, de funcionalidad e inflamatorios.

- Terapias avanzadas en enfermedades neurodegenerativas y neuroinmunes.

- Nuevos programas de neurorrehabilitacién para el dafio cerebral adquirido
infantil.

- Trastornos de suefio en epilepsias, enfermedades neurocutaneas y sindrome
de Rett.

Su linea de investigacién se centra en:
o Neurodegenerativas, neurometabdlicas y enfermedades mitocondriales.

o Epilepsia del neurodesarrollo.

Avda. Menéndez Pelayo, 65 — 28009 Madrid
Mévil: 608 71 83 39 — email: fibhnjs@salud.madrid.org

14



®
MEMORIA CIENTIFICA 2024 Q ® " CUNDACION PARA LA INVESTIGACION BIOMEDICA

Fundacién para la Investigaciéon Biomédica Hospital Infantil Universitario
Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus NINO JESUS

o Trastorno del movimiento.

o Neuroictiosis.

o Neuroinmunologia.

o Dario cerebral adquirido del nifio y adolescente.
o Esclerosis tuberosa

o Epilepsias del neurodesarrollo.

o Sindrome de Rett.

Grupo 6: Patologias mentales graves y neurodesarrollo del nifio y adolescente. Responsable:

Dra. Montserrat Graell Berna.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Investigacién neuropsicoldgica del dafio cerebral adquirido, epilepsia vy
enfermedades raras.

- Trastornos de alimentacién y aspectos psicolégicos y familiares de la obesidad.
- Investigacidn de aspectos metabolémicos en la anorexia nervosa.

- Generacién de grupo emergente en trastornos del espectro autista y otros
trastornos del neurodesarrollo.

- Desarrollar liderazgo en investigacion en aspectos neuropsicolégicos del dafio
cerebral adquirido, epilepsia y enfermedades raras en nifios y adolescentes.

Su linea de investigacién se centra en:
o Trastornos de la Conducta Alimentaria.
o Trastorno del Espectro del Autismo.
o Suicidio en nifos y adolescentes.

o Psicofarmacologia en nifios y adolescentes.

Grupo 7: Nuevos modelos de asistencia pediatrica. Responsable: Dra. Raquel Jiménez Garcia.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:
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- Investigacidon de lainmunidad celular y humoral en pacientes con infeccién por
coronavirus auspiciado por Asociacién Espafiola Pediatria.

- Aspectos clinicos de la Infeccidon Osteoarticular Pediatrica.
- Aspectos clinicos de la Tuberculosis Pediatrica
- Investigacion en Enfermedad de Kawasaki.

- Monitorizacion de pacientes ingresados en Hospitalizacion a domicilio (App
UHAD).

- Buscar nuevas formas de atender a los nifios y sus familias, humanizando al
maximo la asistencia sanitaria y ofreciendo una atencién integral que
incorpore los avances cientificos y de telemedicina mas novedosos.

- Formar pediatras en la especialidad de Pediatria Interna Hospitalaria.

Su linea de investigacién se centra en:
o Enfermedades infecciosas pediatricas.
o Patologia respiratoria en nifios: bronquiolitis, asma, neumonia.
o Nuevas formas de atencién: hospitalizacién a domicilio pediatrica.
o Trastornos de la alimentacidn en nifios y adolescentes.
o Traumatismo craneal leve.
o Nifios con patologia crdnica y complejidad.

o Vacunacién pedidtrica en situaciones especiales.

Grupo 8: Nuevos abordajes de asistencia pediatrica en urgencias. (Pendiente designacidn jefe

de grupo)

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Atencidn clinica a pacientes con bronquiolitis, traumatismo craneal leve.

- Nuevas pruebas diagndsticas microbioldgicas en los pacientes con fiebre sin
foco: técnicas moleculares para el diagndstico viroldgico rdpido, andlisis de
perfil de expresidn (microarrays) del mRNA mensajero.

- Atencidn ante pacientes inmunodeprimidos con fiebre.
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- Investigacién de la analgesia y sedacién en procedimientos dolorosos.

Su linea de investigacién se centra en:
o Enfermedades infecciosas y, especificamente, fiebre sin foco.

o Enfermedades infecciosas y fiebre en pacientes inmunodeprimidos,
traumatismo craneoencefalico leve.

o Calidad asistencial, Implementacion de buenas practicas.
o Ecografia a pie de cama, simulacion.

o Simulacién.

o Analgesiay sedacidn para procedimientos dolorosos.

o Patologia respiratoria, crisis asmatica.

Grupo 9: Medicina intensiva pediatrica. Responsable: Dra. Montserrat Nieto Moro.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Monitorizacién y seguimiento del paciente neurocritico: biomarcadores y uso
de sistemas clinicos de vigilancia.

- Inmunofenotipo del paciente critico en procesos inflamatorios vinculados
o no ainfeccién.

- Biomarcadores en el dafio respiratorio del paciente critico.
- Investigacidn ecografica a pie de cama en el paciente critico.

- Incrementar las publicaciones internacionales y nacionales con alto indice de
impacto derivadas del fomento de la investigacién.

- Promover el intercambio de conocimientos cientificos con otros profesionales
sanitarios mediante jornadas, congresos.

- Impulsar el uso de tecnologias de la informacidn para implantar un sistema de
telemedicina que permita la atencién y valoaracidn inicial de pacientes criticos
en otros centros.

Su linea de investigacién se centra en:

o Sedacién y analgesia en paciente critico pediatrico.
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o Seguridad y eficacia de terapias celulares en contexto de dafio neuronal grave y
enfermedades neurodegenerativas.

o Optimizacién del uso de hemoderivados en el paciente critico pediatrico.

o Monitorizacion y seguimiento del paciente neurocritico pediatrico: descripcion
de biomarcadores y uso de sistemas clinicos de vigilancia.

o Desarrollo de nuevas herramientas farmacolégicas en el tratamiento de las
infecciones graves.

o Estudio del inmunofenotipo del paciente critico pediatrico en el contexto de
procesos inflamatorios vinculados o no a infeccién.

o Estudio de biomarcadores en el dafio respiratorio del paciente critico pediatrico.

o Integracion del estudio ecografico a pie de cama en el paciente critico
pedidtrico.

o Estudio de hemostasia con tromboelastrografia en el paciente con terapia
celular

o Estudio de parada cardiorrespiratoria hospitalaria.
o Mejora mediante la simulacién de la atenciéon del paciente oncoldgico grave.

o Sistema de Telemedicina interhospitalario para la atenciéon del paciente
pediatrico critico.

Grupo 10: Farmacologia y farmacovigilancia. Responsable: Dra. Maite Pozas del Rio.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:
- Investigacion de la medicacidn al ingreso en pacientes crénicos.

- Estudio de la via subcutdnea para el control de sintomas en el domicilio en
pacientes con atencidn paliativa.

- Actualizacién sobre mezclas analgésicas por via parenteral y espinal.

- Implantacién de la trazabilidad en la elaboracidn de la quimioterapia por lectura
de cédigo de barras/datamatrix y control de pesada.

Su linea de investigacién se centra en:

o Optimizacion del empleo de farmacos biosimilares mediante la determinacion
de niveles farmacocinéticos.
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o Conciliacion de la medicacién en pacientes pediatricos.
o Atencidon farmacéutica al paciente paliativo pediatrico.

o Elaboracién segura de quimioterapia.

Grupo 11: Afecciones dermatoldgicas en nifios y adolescentes. Responsable: Dr. Antonio

Torrelo Fernandez.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Optimizacién del empleo de farmacos biosimilares mediante la determinacion
de niveles farmacocinéticos.

- Relacién entre la expresion de CD64 en monocitos y remision clinica sin
medicacidn en artritis idiopatica juvenil.

- Evaluacidn de variables cognitivas, emocionales, somatosensoriales, motoras y
bioquimicas y aplicacién de ejercicio fisico en nifios con artritis idiopatica
juvenil.

- Lupus eritematoso sistémico de inicio juvenil: Registro JULES.
- Investigacidon de la uveitis no infecciosa de inicio en la edad pediatrica.

- Factores epidemioldgicos, clinicos, analiticos y microbiolégicos determinantes
de la respuesta al tratamiento de la enfermedad de Kawasaki y el riesgo de
desarrollar aneurismas en nuestro medio.

Su linea de investigacién se centra en:
o Genodermatosis.
o Mastocitosis.
o Dermatitis atdpica.

o Trastornos de la queratinizacion.

Grupo 12: Investigacion en patologias neumoldgicas. Responsable: Dr. Alejandro Lépez Neyra.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Sistematizacion de la evaluacién de los pacientes con patologia respiratoria
cronica.
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- Investigacidon de los factores relacionados con el control del asma grave.

- Andlisis de los factores relacionados con el éxito en el inicio y mantenimiento
de la ventilacién no invasiva domiciliaria.

- Valoracién de la hipoventilacion alveolar en pacientes con obesidad grave.
Su linea de investigacidén se centra en:

o Fibrosis quistica.

o Ventilacién domiciliaria.

o Asma.

o Ejercicio fisico.

o Patologia respiratoria del suefio.

Grupo 13: Investigacidon en cuidados de enfermeria. Responsable: Dra. Pilar Herreros Lépez.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:
- Investigacién e innovacién en cuidados pediatricos.

- Desarrollar un “mapa” de personal de enfermeria con formacién avanzada en
investigacion.

- Fomentar el trabajo de enfermeria en red.

- Inclusién del personal de enfermeria en los grupos de investigacidon
multidisciplinares.

- Desarrollar la investigacidn en el personal de enfermeria.

- Vincular la practica clinica y la investigacion.

Su linea de investigacién se centra en:
o Lafigura de la enfermera consultora y referente en normalizacion de cuidados.

o Captacion de las enfermeras interesadas en participar en grupos de
investigacion multidisciplinar/multicéntrica.

o Formacion continuada en metodologia de investigacién.

o Normalizacién, estandarizaciéon e identificacion de buenas practicas que
impulsen la excelencia profesional a través de la evidencia cientifica.
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o Iniciativas para desarrollar y difundir la investigacién en cuidados, con en el fin
posibilitar una practica profesional basada en la mejor evidencia cientifica
disponible respetando los principios éticos.

e Grupo Asociado: Patologias reumatoldgicas y sus afecciones pedidtricas.

Su linea de investigacién se centra en:
o Enfermedades inflamatorias crdnicas de base inmune.
o Enfermedades sistémicas inmunes.
o Sindromes autoinflamatorios.
o Sindromes de fragilidad ésea.
o Dolor crénico musculoesquelético.

o Ecografia musculoesquelética en artropatias crénicas.

e Grupo Asociado: Investigacidon en cardiopatias.

Su linea de investigacién se centra en:
o Miocardiopatia hipertréfica.
o Insuficiencia cardiaca.
o Toxicidad cardiaca en pacientes con Trametinib.
o Cateterismos cardiacos.
o Seguridad cardiaca en tratamiento con Setmelanotide.

o Toxicidad cardiaca en pacientes con Neurofibromatosis 1, neurofibromas
plexiformes en tratamiento con Selumetinib.

o Evolucién cardioldgica de pacientes con Mucopolisacaridosis 2 y tratamiento
enzimatico sustitutivo intravenoso e intratecal.

e Grupo Asociado: Investigacion en oftalmopatias.

Su linea de investigacién se centra en:

o Control de miopia en nifios.
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o Repercusidn Oftalmologica de ciertos farmacos utilizados en la fibrosis quistica
y en Tumores cerebrales en la edad pediatrica.

e Grupo Asociado: Investigacion en nefrologia.

Su linea de investigacién se centra en:
o Estudio molecular del paciente con sindrome Nefrdtico idiopatico.
o Raquitismo Hipofosfatémico ligado a X.

o Diagndstico genético y analisis celular de pacientes pediatricos con
enfermedades autoinmunes severas.

AREA DE ONCOLOGIA, HEMATOLOGIA Y TRASPLANTE PEDIATRICO.

Responsables de area: Dr. Luis Madero Lopez y Dr. Manuel Ramirez Orellana

El drea de Oncohematologia se centra en la investigacion del cancer y de enfermedades
hematoldgicas no malignas del nifio y del adolescente. Es un area dirigida por Dr. Luis Madero
Lopez (Jefe de Servicio de Oncologia y Hematologia y catedratico de Pediatria de la Universidad
Auténoma de Madrid) y el Dr. Manuel Ramirez Orellana (Jefe de Seccién). Dentro de esta area
hay que adscribir la creacion del Laboratorio de Investigacion del servicio y de la Unidad de
Terapias Avanzadas.

Objetivos comunes como area de investigacion son los siguientes:

e Entender las bases genéticas y los mecanismos moleculares y celulares responsables de
las enfermedades oncohematoldgicas que afectan a nifios y adolescentes.
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e Desarrollar y aplicar nuevos métodos diagndsticos para estos enfermos que permitan
su correcta clasificacién y la eleccion de tratamientos optimizados a cada situacién
individualizada.

e Investigacion traslacional de nuevas estrategias con medicamentos de Terapia Avanzada
para enfermedades oncohematoldgicas infantiles.

e Liderary/o participar en ensayos clinicos dirigidos a este grupo de pacientes, incluyendo
académicos.

Esta drea se divide en 5 grupos:

Grupo 14: Investigacion en inmunidad, genética y nuevas tecnologias en cancer infantil.

Responsable: Dr. Manuel Ramirez Orellana.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- ldentificar nuevos factores genéticos de predisposicién a Leucemia Aguda
Infantil.

- Describir la estructura global de las alteraciones cromosémicas en Leucemia
Aguda Infantil y su posible valor etiolégico y prondstico.

- Estudiar determinantes moleculares del microambiente medular en
leucemogénesis y resistencia al tratamiento.

- Entender las fases de la transicion infantil-adulto del sistema inmune.

- Incorporar la modelizacion computacional a nuestros proyectos de
investigacion.

- Desarrollar medicamentos de inmunoterapia avanzada mas seguros y eficaces.
- Aplicar estrategias de nanomedicina para tratamientos dirigidos.

- Incorporar las tecnologias next generation para el diagndéstico y seguimiento del
cancer infantil.

Su linea de investigacién se centra en:
o Desarrollo de medicamentos de inmunoterapia avanzada.
o Estrategias de nanomedicina para tratamientos dirigidos.
o Factores genéticos de predisposicién a Leucemia Aguda Infantil.

o Estructura del genoma en Leucemia Aguda Infantil.
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o Papel del microambiente medular en leucemogénesis y resistencia al
tratamiento.

o Transicidn infantil-adulto del sistema inmune. Modelizacién computacional.

o Tecnologias next generation para el diagndstico y seguimiento del cancer
infantil.

Grupo 15: Investigacion e Innovacién en Enfermedades Hematoldgicas Pediatricas.

Responsable: Dr. Julidn Sevilla Navarro.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Completar el desarrollo de la terapia génica con vectores lentivirales para la
Anemia de Fanconi con el registro del medicamento huérfano en las agencias
reguladoras.

- Completar el desarrollo de la terapia génica con vectores lentivirales para la
Anemia por déficit de piruvatoquinasa con el registro del medicamento
huérfano en las agencias reguladoras.

- Completar el desarrollo de la terapia génica con vectores lentivirales para la
inmunodeficiencia por defecto de adhesidn leucocitaria tipo | con el registro del
medicamento huérfano en las agencias reguladoras.

- Analizar las rutas implicadas en el fallo medular de los pacientes afectos de fallo
medular con el diagndstico de Anemia de Fanconi que permitan el desarrollo de
estudios para el reposicionamiento de nuevos farmacos.

- Buscar biomarcadores que permitan establecer diferencias entre aplasias
adquiridas y hereditarias

- Buscar biomarcadores que permitan pronosticar la evolucion de la
trombocitopenia inmune primaria.

Su linea de investigacién se centra en:

o Factores genéticos y predisposicion en mielodisplasia y fallo medular
hereditario.

o Papel del microambiente medular en el fallo medular.
o Trombocitopenias de base inmunoldgica, nuevos marcadores biolégicos.

o Ensayos clinicos fase I/Il en enfermedades hematoldgicas infantiles.
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o Desarrollo de medicamentos de terapia avanzada para hematologia.

o Reposicionamiento de farmacos en fallos medulares hereditarios.

Grupo 16: Neuro-Oncologia pediatrica. Responsable: Dr. Alvaro Lassaletta Atienza.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Optimizar la recogida de muestras de tumores cerebrales, liquidos
cefalorraquideos y sangre periférica de los pacientes para poder incorporarlos
a los proyectos de investigacion.

- Conseguir que todos los pacientes que llegan a la unidad de tumores cerebrales
del Hospital Nifio Jesus tengan un diagnostico histolégico y molecular completo
tanto del tumor como de la linea germinal incluyendo la secuenciacién masiva
y el metiloma.

- Desarrollar proyectos de investigacidn traslacional en tumores cerebrales en
nifios y adolescentes que puedan derivar en ensayos clinicos de nuevos
tratamientos para estos pacientes.

- Integrar la investigacion en la unidad multidisciplinar clinica de tumores
cerebrales.

- Colaborar con grupos nacionales e internacionales en proyectos de
neurooncologia pediatrica.

- Difundir a nivel nacional e internacional los resultados de las investigaciones
realizadas en este campo.

Su linea de investigacién se centra en:

o Estudio de la biologia de los gliomas de bajo grado en adolescentes y adultos
jévenes.

o Tratamiento con virus oncoliticos de tumores cerebrales pediatricos con mal
pronéstico.

o Biopsia liquida en tumores cerebrales en nifios y adolescentes.

o Nuevos farmacos dirigidos en el tratamiento de tumores cerebrales pediatricos.
o Diagnostico integrado del tumor cerebral pediatrico.

o Avances en el diagndstico y tratamiento de los gliomas difusos de linea media.

o Ejercicio fisico en nifios y adolescentes con tumores cerebrales.
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Grupo 17: Investigacion clinica en cdancer infantil y desarrollo de nuevos farmacos.

Responsable: Dra. Alba Rubio San Simdn.

Obijetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Probar, mediante ensayos clinicos fase I, Il, lll y IV la eficacia y seguridad de
nuevos tratamientos, con el objetivo de mejorar la supervivencia del cancer
infantil.

- Disefnary poner en marcha nuevos ensayos clinicos académicos precoces y “first
in child” en tumores pediatricos sélidos y hematoldgicos.

- Potenciar la caracterizacion molecular de los tumores pediatricos y el acceso a
tratamientos dirigidos.

- Incrementar la calidad de vida de los supervivientes de cancer pacientes.

- Realizar investigacion farmacogendmica sobre la eficacia y tolerancia de los
farmacos anticancerigenos.

- Fomentar la participacion del paciente pediatrico y adulto joven en la
investigacion.

Su linea de investigacién se centra en:
o Ensayos clinicos precoces.
o Desarrollo precoz de medicamentos en leucemia.
o Investigacion en sarcomas pediatricos.
o Inmunoterapia y terapias dirigidas en neuroblastoma.
o Trasplante e inmunoterapia / Medicina de precisién en cancer pediatrico.
o Terapia de soporte y psicooncologia.

o Investigacién en salud de supervivientes de cancer infantil y toxicidad a largo
plazo.

o Medicina de precision en cancer pediatrico

Grupo 18: Investigacién en medicamentos de terapia avanzada. Responsable: Dra. Africa

Gonzalez Murillo.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:
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- Desarrollo de medicamentos de Terapia Avanzada para cdncer infantil y su
posterior optimizacion y adaptacion segun las Normas de Correcta Fabricacion,
en el contexto de la realizacidn de ensayos clinicos.

- Programa de desarrollo de Celyvir: informacién de la eficacia de la medicina y
de biomarcadores predictores de respuesta.

- Inmunoterapia Celular Adoptiva con Linfocitos Infiltrantes de Tumor (TILs);
caracterizacién inmunofenotipica, clonal y funcional tanto del infiltrado inmune
de dichas biopsias, como de los TILs expandidos in vitro.

Su linea de investigacién se centra en:

o Desarrollo de medicamentos de terapia avanzada para tumores soélidos
pediatricos.

o Combinacién de diferentes estrategias de inmunoterapia para el tratamiento
del cancer infantil.

o Terapia celular adoptiva de células CAR-T.

AREA DE ENFERMEDADES INMUNES

L

Responsables de area: Dr. Andrés Castillo Sanz y Dra. Rosa M. Egea-Gameaz.

El drea de Cirugia e Innovavion Pediatrica esta coordinada por el Dr. Andrés Castillo Sanz y la
Dra. Rosa M. Egea-Gamez. Esta es una de las dreas con mayor presencia de investigacion clinica.
En este punto entran en juego los sistemas de informacidn, digitalizacidn, inteligencia artificial
y big data. Sin embargo, el marcado caracter asistencial de muchos de sus integrantes, con
elevada dedicacién a los pacientes, puede convertirse en una amenaza a largo plazo para la
actividad de [+D+i.
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Objetivos comunes como drea de investigacion son los siguientes:

- El objetivo comun de esta area es generar y validar herramientas de utilidad clinica
para el diagndstico, prondstico y tratamiento de distintas patologias. Ademas, su
cardcter traslacional permite establecer colaboraciones con la mayoria de los
servicios clinicos del Hospital Nifio Jesus y con diversos grupos del Instituto.

- La misién es promover la investigacidon coordinada de todos los grupos en torno a
las lineas prioritarias que tiene cada uno de ellos. Estas acciones cientificas
coordinadas, favorecen a su vez el desarrollo y la potenciacion de los grupos de
investigacion implicados en ellas, asegurando la optimizacién de los recursos a
través de servicios comunes y estructuras de gestion mas eficientes, favoreciendo
la traslacion de los resultados al ambito sanitario e industrial.

- Medicina personalizada y de precisién. Reducir la carga sanitaria de las
enfermedades mediante una gestion eficaz de las mismas aumentando la eficiencia
de los tratamientos y reduciendo los efectos secundarios. Se basa en ser Predictiva,
Preventiva, Personalizada y Participativa.

- La digitalizacién es un reto muy amplio, centrado en la accesibilidad e
interoperabilidad de los datos sanitarios, la modernizacidon de los sistemas de
atencion sanitaria, facilitar el acceso a la salud de cronicos, etc.

Esta area se divide en 7 grupos mas 2 grupos asociados:

Grupo 19: Patologia musculoesquelética y cirugia experimental. Responsable: Dra. Rosa Maria
Egea-Gamez.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Junto con el grupo de anestesia y reanimacion se esta desarrollando un protocolo
ERAS (Enhance Recovery After Surgery), se trata de un programa multimodal
disenado para minimizar la disfunciéon de érganos en el post operatorio y devolver
al paciente a la normalidad lo mas rapido posible tras la realizacién de cirugia
multinivel.

- Seguir investigando junto con el grupo de anestesia y reanimacion que la utilizacién
de medicamentos tales como magnesio, dexmedetomidina, dexametasona y
esmolol como complementos ahorradores de opioides alivia el dolor postoperatorio
en cirugia de escoliosis idiopatica del adolescente y reduce el uso de opioides en
poblacidn pediatrica.
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- Desarrollo de exo-esqueletos y terapia domiciliaria y hospitalaria con los mismos
tras cirugia ortopédica en pacientes con paralisis cerebral infantil. En colaboracion
con distintos servicios del hospital como rehabilitacidn, fisioterapia, etc

- Estudio genético de pacientes con escoliosis idiopatica del adolescente para analizar
el riesgo de progresion de la deformidad o no, liderado por la unidad de Raquis del
servicio de Cirugia Ortopédica y Traumatologia.

- Utilizacién de prdtesis mio-eléctricas en pacientes con agenesia unilateral de
miembros superiores y evaluacion de un programa de acompafiamiento psicolégico
de pacientes con anomalias congénitas de los miembros superiores, en colaboracién
con el servicio de psiquiatria, psicologia, fisioterapia, terapia ocupacional, etc

- Con la incorporacion de nuevas tecnologias se pretende llevar a cabo una serie de
estudios: Utilizaciéon de ecografia para valorar la madurez esquelética de los
pacientes pediatricos. Realidad virtual para seguimiento de pacientes con escoliosis.

Su linea de investigacidén se centra en:
o Patologia de cadera.
o Displasias y otros sindromes.
o Deformidad de columna pediatrica.
o Patologia de pie.
o Neuro-ortopedia.
o Patologia de miembro superior.
o Deformidades y Grandes alargamientos.
o Patologia deportiva y artroscopia.

o Tumores e infecciones musculoesqueléticas.

Grupo 20: Investigacion quirurgica en oncologia pediatrica. (Pendiente designacion jefe de

grugol

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Propuesta de proyecto colaborativo con el area: “Abordaje quirdrgico de

patologia musculoesquelética y cirugia experimental”. Proyectos de

perfeccionamiento y capacitacion en cirugia microvascular experimental.
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Estudio de los efectos del tratamiento combinado de cirugia y braquiterapia en
el control local de la enfermedad y su relacion con posibles cambios
inmunolégicos a nivel molecular y celular.

- Propuesta de colaboracién con el Area: “Investigacién e innovacién en
radiodiagndstico”. Disefio y desarrollo de protocolos y proyectos basados en la
realidad virtual e impresidon 3D en la evaluacién de la anatomia quirurgica
tumoral.

- Estudio de la cirugia asistida por fluorescencia en su comparacién con los
estudios de imagen prequirurgicos convencionales (RM, TC ecografia).

- Inmunofluorescencia. Combinacidon de Inmunofluorescencia e inmunoterapia
en el estudio de terapias diana en neuroblastoma en el modelo murino
inmunocompetente de neuroblastoma.

- Investigaciones sobre la aplicacion de braquiterapia en lecho quirurgico, en
relacion a aspectos inmunoldgicos y aplicacion de terapias avanzadas, en el
ambito de los tumores sdlidos pediatricos.

Su linea de investigacién se centra en:

o Modelo murino de trasplante ortotdpico de neuroblastoma: Estudio de
inmunofenotipo tumoral.

o Cirugia de Precision Guiada por Imagen.

Grupo 22: Nuevas terapias funcionales, rehabilitacion y fisioterapia. Responsable: Dra. Maria
Teresa Vara Arias.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Desarrollo de exoesqueleto para tratamiento domiciliario de la marcha,
protetizacion de pacientes con agenesia de miembro superior, tratamiento con
exoesqueleto del re entrenamiento de la marcha.

- Colaboracion en el proyecto de eficacia de tratamiento con células madre para
el dafio cerebral con el servicio de neurologia.

- Desarrollo de exoesqueleto con MARSBIONIC y con el CSIC.

- Plan asistencial integral de las malformaciones congénitas incluyendo su
posterior protetizacion.
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Su linea de investigacién se centra en:
o Fisioterapia Respiratoria.
o Prétesis de Miembro superior.
o Dario Cerebral y nuevas tecnologias.

o Calidad de Vida.

Grupo 23: Investigacion e innovacién en radiodiagndstico. Responsable: Dr. Miguel Angel
Lépez Pino.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- En neuroimagen: andlisis cuantitativo de la perfusién cerebral, spectroVIEW
para el andlisis de la espectroscopia cerebral y FiberTracking 3D para la
valoracion de la sustancia blanca.

- En imagen oncoldégica: anadlisis de difusion para la caracterizacién tumoral y
valoracion de la respuesta tumoral intratamiento, MOBIVIEW y Tumor Tracking
para el analisis tumoral y su control evolutivo siguiendo los criterios de control
tumoral (RECIST, WHO, carga tumoral).

- Enimagen musculoesquelética: paquete de acumulacion de ecos y evaluacion
avanzada de cartilago, para el estudio del desarrollo y patologia pediatrica con
afectacién condral.

- Estudio de la médula ésea en el paciente pediadtrico caracterizando sus
modificaciones fisiolégicas y sus alteraciones producidas por diferentes
patologias (tumorales, inflamatorias y metabdlicas), empleando técnica de
difusidén; como técnica alternativa a la medicina nuclear e incluso sustitutiva de
la biopsia de médula ésea en algunos escenarios clinicos concretos.

- Colaboracién en tesis doctoral de la Dra. Beatriz Corredor Andrés. Tesis acerca
del estudio de factores de crecimiento periféricos para explicar la talla baja en
pacientes con anemia de Fanconi.

- Estandarizar el estudio por imagen de los sarcomas dseo, proponiendo los
protocolos de imagen y la técnica concreta para realizarlo. Este estudio se
realiza a través del Proyecto “European guideline for imaging of primary Ewing
Sarcoma and Osteosarcoma in the paediatric and adult sarcoma in the
paediatric and adult population; joint statement by the FOSTER consortium,
Euro Ewing Consortium, European Society of Pediatric Radiology, European
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Association of Nuclear Medicine (EANM) and European Society of
Musculoskeletal Radiology (ESSR)”.

Su linea de investigacién se centra en:
o Diagndstico por imagen en tumores cerebrales pediatricos.
o Diagndstico por imagen tumores musculoesqueléticos pediatricos.
o Diagndstico por imagen en dafio cerebral pediatrico.
o Diagndstico por imagen en epilepsia.
o Resonancia magnética en neuroradiologia pedidtrica.
o Elastografia en patologia pediatrica.
o Entero-resonancia magnética en enfermedad inflamatoria instestinal.

o Diagndstico por imagen en facomatosis.

Grupo 24: Innovacidn y digitalizacidn de la salud. Responsable: Dr. Andres Castillo Sanz.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Promover y acelerar la innovacidn en el Hospital Infantil Nifio Jesus a través de
la colaboracién con el resto de los grupos de investigacion.

- Establecer, fomentar y mantener la innovacién como una competencia bdasica
dentro de los servicios hospitalarios y los grupos de investigacién.

- Se busca implementar un Espacio de Datos Pedidtricos que esté alineado con
las préximas normativas europeas al respecto y en el que se puedan almacenar
de forma inteligente los datos pedidtricos producidos en los centros de SERMAS.

- Apoyar el disefio de aplicaciones que permitan una mejor interaccién con los
pacientes proporcionandoles la mejor informacién actualizada sobre su
patologia.

- Se estan implementando prototipos de aplicacién del estado del arte en
Inteligencia Artificial, Big Data, Blockchain, Cloud Computing, Aprendizaje
Federado, Procesamiento de Imagenes, Analisis Omico y genético, entre otros.

- Transformacion digital en el sector sanitario como la accesibilidad e
interoperabilidad de los datos sanitarios, la modernizacion de los sistemas de
atencion sanitaria, facilitar el acceso a la salud de crénicos, etc
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- Medicina personalizada y de precision. Reducir la carga sanitaria de las
enfermedades aumentando la eficiencia de los tratamientos y reduciendo los
efectos secundarios. Se basa en ser Predictiva, Preventiva, Personalizada vy
Participativa.

- El objetivo de esta area es lograr estos retos y pasa por innovar con el foco en
el desarrollo de nuevas herramientas, tecnologias y soluciones digitales, y ser
capaces de integrar esta innovacién en el dmbito de la salud y la atencién
sanitaria pediatrica

Su linea de investigacién se centra en:
o Implementaciéon de repositorios abiertos de datos clinicos pediatricos.

o Construccién de modelos de aprendizaje automaticos que permitan definir
medicina pediatrica de precisién y personalizada.

Grupo 25: Anestesia y reanimacion. Responsable: Dr. Ernesto Martinez Garcia.

Objetivos cientificos a alcanzar por el grupo:

- Ayudar a mejorar esa asistencia y cuidados por parte de todos los actores
implicados en la anestesia pediatrica: profesionales, padres y madres.

- Incorporar los avances en monitorizacién: SNC, SNA, Hemodindmica,
Respiratoria

- Incorporar los avances en técnicas de anestesia locoregional: nuevos bloqueos
ecoguiados, crioanalgesia.

- Optimizar el manejo de la via aerea dificil, analgesia multimodal o la valoracién
del dolro agudo postoperatorio.

- Se estan desarrollando protocolos ERAS (Enhance Recovery After Surgery):
programa multimodal disefiado para minimizar la disfuncion de érganos en el
post operatorio y devolver al paciente a la normalidad lo mds répido posible.

- Optimizar manejo peroperatorio de patologias complejas como |la
mucopolisacaridosis nifios en cuidados paliativos.

- Participamos en el proyecto EUROFAST: A Multicentre Preoperative Fasting
Audit.
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Su linea de investigacién se centra en:
o Ayuno Perioperatorio (Eurofast).
o Mucopolisacaridosis.
o Dolor Agudo Perioperatorio (Escalas Valoracion).
o Dolor Agudo Perioperatorio (Cirugia Esoliosis).
o Manejo Via Aérea Dificil (C-Mac).

o EC Naldemedine (efectos secundarios Opioides).

Grupo Asociado: Cuidados paliativos pediatricos.

Su linea de investigacién se centra en:
o Telemedicina
o Medicacion en atencion domiciliaria

o Capacitacién de cuidadores

Grupo Asociado: Investigacidn en diagndstico genético.

Su linea de investigacién se centra en:

o Genética clinica

Grupo Asociado: Innovacidn en neurocirugia

Grupo Asociado: Cirugia de la epilepsia

PLATAFORMAS DE APOYO A LA INVESTIGACION
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Unidad de Fabricacién de Medicamentos de Terapia Avanzada. Sala Blanca.
Unidad de Ensayos Clinicos y estudios observacionales.

Unidad de Farmacologia. Sala Blanca y Gestion de Medicacién de Investigacion.
Unidad de Gestion.

Anatomia patoldgica.
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CAPITULO 4: Comité Etico de Investigacién con Medicamentos

El Comité de Etica de la Investigacién con Medicamentos (CEIm) es un 6rgano independiente y
de composicion multidisciplinar cuya finalidad principal es la de velar por la proteccion de los
derechos, la seguridad y el bienestar de los sujetos que participen en un proyecto de
investigacion biomédica.

Ofrece garantia publica al respecto mediante un dictamen sobre la documentacion
correspondiente del proyecto de investigacion. El dictamen tiene en cuenta los puntos de vista
de las personas legas (en particular de los pacientes o las organizaciones de pacientes), de los
profesionales sanitarios y de los letrados.

El CEIm estd acreditado, de acuerdo con los términos del real decreto 1090/2015, de 4 de
diciembre, para evaluar y emitir un dictamen de un estudio clinico con medicamentos y en una
investigacion clinica con productos sanitarios.

El CEIm del Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus es, ademas, un comité especificamente
pediatrico. Su trabajo estd especializado en la evaluacion de estudios de investigacidon que
implican la participacion de personas menores de edad.

Miembros a fecha 31.12.2024:

Presidente Garcia Teresa, Maria Angeles. Pediatra. Servicio Cuidados Intensivos
Vicepresidente Escribano Ceruelo, Eva. Pediatra. Servicio Pediatria

Secretario Técnico Gonzalez de Pablo, Jesus. Graduado en Biologia. Fundacién para la
Investigacion Biomédica.

Vocal Andién Cataldan Maitane. Pediatra. Servicio Oncologia

Vocal Avilés Martinez, Maria. DUE. Unidad Cuidados Paliativos

Vocal Espinoza Vega Manuel L. Médico Adjunto de la Seccion de Urologia Servicio de
Cirugia Pediatrica

Vocal Gonzalez Cervera Rosa. Médico especialista Analisis Clinicos. Servicio Analisis
Clinicos

Vocal Gutiérrez Priego Silvia. Psiquiatra. Servicio Psiquiatria

Vocal Lopez Anta, Nieves. DUE. Unidad de cuidados paliativos.

Vocal Martin Prado, Silvia. Farmacéutica. Servicio Farmacia

Vocal Mejia Abril, Gina Paola. Farmacéloga Clinica. Hospital Universitario La Princesa
Vocal Pinedo Garcia, igor. Licenciado en Derecho, experto en proteccidn de datos
Vocal Rebollo del Barrio, Trinidad. Auxiliar Administrativo. Voluntariado. Representante
de los intereses de los pacientes.
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Vocal Rodriguez del Rio Pablo. Médico Adjunto de la Seccidn de Alergia.
Vocal Solis Mufiiz Inés. Médico especialista en Radiodiagnéstico.
Vocal Storch de Gracia, Pilar. Médico adjunto del servicio de Urgencias

Vocal Velasco Rodriguez-Belvis, Marta. Pediatra. Seccion de gastroenterologia y

nutricién.

Vocal Vega Ruiz, Laura. Farmaceutica de Atencidn Primaria

ENSAYOS CLIiNICOS OTROS ESTUDIOS TOTAL
ENSAYOS CLINICOS APROBADOS 4 0 4
ENSAYOS CLINICOS DENEGADOS 2 0 2
ENSAYOS CLINICOS PENDIENTES 0 0 0
TOTAL ENSAYOS CLINICOS 6 0 6
MODIFICACIONES RELEVANTES APROBADAS 24 19 43
MODIFICACIONES RELEVANTES DENEGADAS 0 0 0
MODIFICACIONES RELEVANTES PENDIENTES 1 1 2
TOTAL MODIFICACIONES RELEVANTES 25 20 45

ESTUDIOS

OBSERVACIONALES CON | OTROS PROYECTOS TOTAL

MEDICAMENTOS
OTROS ESTUDIOS APROBADOS 12 71 83
OTROS ESTUDIOS DENEGADOS 1 0 1
OTROS ESTUDIOS PENDIENTES 1 31 32
TOTAL OTROS ESTUDIOS 14 102 116
REUNIONES CELEBRADAS PRESENCIALES TOTAL
ORDINARIAS 11
EXTRAORDINARIAS 11
TOTAL REUNIONES 16 16
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CAPITULO 5: Actividad cientifica

1. Titulo: IMI2 BEAMER - BEhavioral and Adherence Model for improving quality, health
outcomes and cost-Effectiveness of healthcaRe
Acréonimo: 101034369 -BEAMER
IP: Dr. Andrés Castillo Sanz
Entidad Financiadora: Unidn Europea, H2020.

2. Titulo: Advanced Database for Biomaterials with Data Analysis and Visualisation Tools
extended by a Marketplace with Digital Advisors.
Acrénimo: BIOMATDB
IP: Dr. Andrés Castillo Sanz
Entidad Financiadora: Unién Europea

3. Titulo: Blood biomarkers to improve diagnosis and management of mild traumatic
BRAIN Injury in vulnerable patients.
Acrénimo: BRAINI2
IP: Dra. Belén Rivero
Entidad Financiadora: Eit Health

4. Titulo: Cyber securitY tooLbox for COnnected MEdical Devices
Acrénimo: CYLCOMED
IP: Dr. Andrés Castillo Sanz
Entidad Financiadora: H2020, Unién Europea

5. Titulo: Saling up secure processing. Anonymization and generation of Health Data for
EU cross border collaborative research and Innovation.
Acrénimo: SECURED
IP: Dr. Andrés Castillo Sanz
Entidad Financiadora: Unién Europea
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1. Titulo: CelOmica integrativa para la medicina de precisién en leucemia infantil: una
accion eHealth coordinada para biodigitalizacion del cancer (LEUKODOMICS)
Expediente: TED2021-132296B-C51
IP: Dr. Manuel Ramirez Orellana
Entidad Financiadora: Agencia Estatal Investigacion

2. Titulo: Validacion clinica de la plataforma robdtica Discover2Walk
Expediente: PDC2022-133898-C33
IP: Dr. Ignacio Martinez Caballero
Entidad Financiadora: Agencia Estatal Investigacion
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3. Titulo: Astrocitos, exosomas y mirnas en la respuesta diferencial de los machos y
hembras a acidos grasos especificos (AstroExoSex)
Expediente: PID2021-1226530B-100
IP: Dra. Julie Ann Chowen King
Entidad Financiadora: Agencia Estatal Investigacion

4. Titulo: DITTCe. Dispositivo implantable para el tratamiento de tumores cerebrales
mediante campos eléctricos / Implantable device for brain tumor treatment using
electrical fields
Expediente: PLEC2022-009308
IP: Dra. Cristina Saiz Ladera
Entidad Financiadora: Agencia Estatal Investigacion

5. Factores psiconeuroinmunoldgicos en el origen y mantenimiento de los trastornos de
la conducta alimentaria en poblacion pediatrica
Expediente: PID2022-1365880B-C22
IP: Dra. Maria del Mar Faya Barrios
Entidad Financiadora: Agencia Estatal Investigacion

6. Rehabilitacion hospitalaria y domiciliaria basada en Robética Social Asistencial e
Inteligencia Artificial para poblacién pediatrica.
Expediente: CPP2023-010566
IP: Dr. Serafin Rodriguez Palero
Entidad Financiadora: Agencia Estatal Investigacion

7. Titulo: Nueva Generacion de Inmunoterapias STAb y CAR-T Multidianas Multidianas
(Next Generation CARTMAD) NEXT_GEN_CART_MAD-CM (Programas de I+D en
Biomedicina 2022)

Expediente: P2022-BMD-7225
IP: Dr. Manuel Ramirez Orellana
Entidad Financiadora: Comunidad Auténoma de Madrid

8. Titulo: Edicion genética, una nueva estratégia terapettica para la Anemia FANCONI.
Expediente: AC20/00066
IP: Dr. Julidn Sevilla Navarro
Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos IlI

9. Titulo: BIOPAL - Estudio de biomarcadores predisposicion alergica recién nacidos
Expediente: P120/01366
IP: Dra. Maria Dolores Paloma Ibafiez Sandin
Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos Il
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10. Titulo: Desarrollo preclinico de un sistema de administracion nanoestructurado de
acilceramida para rescatar la barrera cutdnea en pacientes con ictiosis (LIPARCI)
Expediente: AC21_2-00031
IP: Dra. Angela Hernandez Martin
Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos IlI

11. Titulo: Estrategia nacional para la implementacion de la medicina personalizada en
nifios y adolescentes con cancer / SEHOP-PENCIL study- Personalised Medicine for
Cancer in Children in Spain.

Expediente: PMP21-00088
IP: Dra. Cristina Sainz Ladera
Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos IlI

12. Implicaciones de la ruta Fanconi en la respuesta al agonista no peptidico del receptor
de la trombopoyetina (Eltrombopag) en el fallo medular (nuevas alternativas de
tratamiento)

Expediente: P122-00603
IP: Dr. Julidn Sevilla Navarro
Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos IlI

13. EXPLORER: Primer porfolio de dispositivos de uso doméstico destinado a la
rehabilitacion de pacientes afectados por trastornos de la marcha.
Expediente: PMPTA22-00138
IP: Dr. Ignacio Martinez Caballero
Entidad Financiadora: ISCIII-CDTI

14. EXPLORER: Primer porfolio de dispositivos de uso doméstico destinado a la
rehabilitacion de pacientes afectados por trastornos de la marcha.
Expediente: PMPTA22-00217
IP: Dra. Maria Teresa Vara Arias
Entidad Financiadora: ISCIII-CDTI

1. Contrato: Predoctoral
Expediente: FI20/00025
Candidato: Lorena Garcia Garcia
Tutor: Dr. Manuel Ramirez Orellana
Financiador: Instituto de Salud Carlos llI

Avda. Menéndez Pelayo, 65 — 28009 Madrid
Mévil: 608 71 83 39 — email: fibhnjs@salud.madrid.org

42



®
MEMORIA CIENTIFICA 2024 Q ® " CUNDACION PARA LA INVESTIGACION BIOMEDICA

Fundacién para la Investigaciéon Biomédica Hospital Infantil Universitario
Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus NINO JESUS

2. Contrato: Técnico de Laboratorio
Expediente: PEJ-2021-TL/BMD-22143
Candidato: Veronica Santana
Tutor: Alvaro Lassaleta Atienza
Financiador: Comunidad de Madrid

3. Contrato: Técnico de Laboratorio
Expediente: PEJ-2021-TL/BMD-22222
Candidato: Sara Escudero Toranzo
Tutor: Dr. Gustavo Melen Fajlich
Financiador: Comunidad de Madrid

4. Contrato: Ayudante de investigacion
Expediente: PEJ-2021-Al/BMD-22411
Candidato: Yessenia Molina Cabrera
Tutor: Dra. Elena Sebastian pérez
Financiador: Comunidad de Madrid

5. Predoctoral Vinculado al PID2021-1226530B-100-Astrocitos, exosomas y mirnas en la
respuesta diferencial de los machos y hembras a acidos grasos especificos
(AstroExoSex)

Expediente: PRE2022-103731
IP: Dra. Julie Ann Chowen King
Entidad Financiadora: Agencia Estatal Investigacion.

6. Contrato: Ayudante de investigacion
Expediente: PEJ-2023-AL-SAL-GL-28175
Candidato: Paula Arias Martinez
Tutor: Dra. Rosa Maria Egea Gdmez
Financiador: Comunidad de Madrid

1. Titulo: Phase I/Il ex vivo gene therapy clinical trial for rdeb using autologous skin
equivalent grafts genetically corrected with a col7al - enconding sin retroviral vector
(EBCURE)

Expediente: P118/00021
IP: Dr. Manuel Ramirez Orellana
Entidad Financiadora: CURE EB — SOHANA Research Foundation
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2. Titulo: Terapia con células mesenquimales autologas de médula dsea en nifios y
adolescentes con saiio cerebral adquirido: Viabilidad, seguridad y eficacia
Expediente: P118/00025
IP: Dra. Verénica Cantarin
Entidad Financiadora: Fundacién Sin Dafio

3. Titulo: Ensayo clinico fase ib para la administracidn de alocelyvir (células mesenquimales
alogénicas + virus oncoliticos) en nifios, adolescentes, y adultos jovenes con
meduloblastoma en recaida o progresion
Expediente: P119/00013
IP: Dr. Alvaro Lassaletta
Entidad Financiadora: Fundacion CRIS

4. Titulo: Colaboracién para el desarrollo del proyecto "Génomica del cancer infantil"
Expediente: CP20/00001
IP: Dra. Cristina Saiz
Entidad Financiadora: Juegaterapia.org

5. Titulo: CUNINA: identification and functional analyses of germline and somatic
mutations predisposing children in Spain to acute lymphoblastic leukemia
Expediente: P120/00005
IP: Dr. Manuel Ramirez
Entidad Financiadora: Fundaciéon Unoentrecienmil

6. Titulo: Combinacién de nanomedicina e inmunoterapia para el tratamiento
neuroblastoma.
Expediente: P120/00008
IP: Dr. Manuel Ramirez
Entidad Financiadora: Fundacion Neuroblastoma

7. Titulo: Mejorando la seguridad de lainmunoterapia oral en nifos con alergia persistente
a la leche de vaca
Expediente: P120/00013
IP: Dr. Pablo del Rio
Entidad Financiadora: Sociedad Espafiola Inmunologia Clinica Y Asma Pediatrica
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8. Titulo: ensayo clinico fase ib para evaluar la seguridad, tolerabilidad y la eficacia
preliminar de ALOCELYVIR (celulas mesenquimales alogenicas + icovir-5) en nifos,
adolescentes y adultos jovenes con glioma difuso de la protuberancia (dipg) de nuevo
diagnéstico
Expediente: PI120/00018
IP: Dr. Alvaro Lassaletta
Entidad Financiadora: El suefio de Vicky, Asociacion DIPG y FOI

9. Titulo: Acuerdo de colaboracién para el proyecto implementacién de la estrategia de
tratamiento all together para leucemia linfoblastica aguda pedidtrica en Espafia.
Expediente: P120/00019
IP: Dr. Manuel Ramirez
Entidad Financiadora: Fundacién unoentrecienmil

10. Titulo: Infectious triggers and novel therapeutic opportunities in childhood B cell
leukemia (Prevent)
Expediente: PI21/00010
IP: Dr. Manuel Ramirez
Entidad Financiadora: AECC

11. Titulo: Proyecto Yes We Can (Terapia asistida con perro en intervencién Terapeutica
para los nifios y nifias que han sufrido Dafio Cerebral Adquirido)
IP: Dra. Susana Cartas
Entidad Financiadora: FUNDACION SIN DANO

12. Titulo: Programa de intervenciones asistidas con caballos, Terapia Asistida con caballos
IP: Alvaro Pérez-Somarriba
Entidad Financiadora: AET

13. Titulo: Diagndstico y prondstico del Dafo Cerebral agudo en el paciente pediatricoy en
paciente sometido a terapia Car-T
Expediente: P122/00004
IP: Dra. Gema de Lama-Patén
Entidad Financiadora: FUNDACION FAMILIA ALONSO

14. Titulo: Estudio biomarcadores prondsticos en trombocitopenia inmune pediatrica:
relaciones clinico-bioldgicas con el HLA, las poblaciones linfocitarias y destruccion
plaguetaria
Expediente: PI22-00006
IP: Dra. Elena Sebastian
Entidad Financiadora: FUNDACION FAMILIA ALONSO
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15. Titulo Titulo: Validacién de tecnologia citogenética de préxima generacion en el ambito
clinico
Expediente: P122/00007
IP: Dr. Manuel Ramirez
Entidad Financiadora: FUNDACION FAMILIA ALONSO

16. Titulo: Ensayo clinico BIOMEDE 2.0 para nifios con DIPG
Expediente: P122/00010
IP: Dra. Alba Rubio
Entidad Financiadora: FUNDACION EL SUENO DE VICKY

17. Titulo: Biopsia liquida en tumores sélidos extracraneales
Expediente: P122/00012
IP: Dra. Cristina Saiz
Entidad Financiadora: PLANETA CORPORACION

18. Titulo: Programa de deteccién y orientacidn para pacientes con TEA y dificultades en su
alimentacién: mejora de la calidad de vida
Expediente: P122/00014
Entidad Financiadora: PEDRO DURAN

19. Valoracidn nutricional en pacientes pediatricos con una alergia gastrointestinal en
seguimiento por un dietista-nutricionista
Expediente: P122/00016
IP: Dra. Rosa Ana Mufioz Codoceo
Entidad Financiadora: DANONE-NUTRICIA

20. Titulo: Desarrollo de Terapias combinadas con inmunoterapia para tumores sélidos
Expediente: P122/00021
IP: Dra. Alba Rubio
Entidad Financiadora: ASOCIACION PABLO UGARTE

21. Titulo: Implementacién de una nueva modalidad asistencial que mejore la calidad de
vida de los pacientes de la Unidad de Hospitalizacién a Domicilio (UHAD)
Expediente: P122/00022
IP: Dra. Raquel Jimenez
Entidad Financiadora: ALEXION
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22. Titulo: Efecto de los farmacos modulares del CFTR en la condicién fisica, funcion
pulmonar e ionotest y mirnas de la fibrosis quistica
Expediente: P122/00023
IP: Dra. Patricia Fernandez
Entidad Financiadora: SOCIEDAD ESPANOLA NEUMOLOGIA PEDIATRICA

23. Titulo: Trastornos de conducta de alimentacién de la primera infancia con dispositivos
de soporte artificial
Expediente: P122/00025
IP: Dra. Rosa Ana Mufoz
Entidad Financiadora: FRESENIUS KABI

24, Titulo: Memmat A Phase Il study of metronomic and targeted anti-angiogenesis therapy
for children with recurrent/progressive medulloblastoma
IP: Alvaro Lassaletta Atienza
Entidad financiadora: Fundacidn el Suefio de Vicky

25. Titulo: Proyecto KIDS MADRID
Expediente: P119/00003
IP: Ana Minguez
Entidad financiadora: FIBHNJS

26. Titulo: Acuerdo para la prestacién del servicio de asesorameinto y formacion en
nutricion en al Fundacidon para la Investigacién Biomédica del Hospital Infantil
Universitaio Nifo Jesus de Madrid.

IP: Rosa ana Mufioz Codoceo
Entidad Financiadora: Nestle

27. Titulo: Utilizacién de prétesis mioeléctricas en nifios con agenesia unilateral de
miembros superiores
Expediente: P122/00002
IP: Sergio Martinez
Entidad Financiadora: Fundacion Familia Alonso

28. Titulo: Tratamiento combinado de precisidon para tumores sélidos infantiles
Expediente: P123/00001
IP: Manuel Ramirez Orellana
Entidad financiadora: Fundacion Familia Alonso
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29. Titulo: Diagndstico molecular y resultado clinico de los gliomas de bajo grado en
pacientes adolescentes y adultos jévenes
Expediente: P123/00002
IP: Alvaro Lassaletta Atienza
Entidad financiadora: Fundacidn el Suefio de Vicky

30. Titulo: Validacidon de una escala de prediccion de hipertensidon intracraneal crénica en
edad pediatrica basada en alteraciones del nervio éptico y la silla turca.
Expediente: P123/00005
IP: Ana Aransay
Entidad financiadora: Fundacion Familia Alonso

31. Titulo: Estudio de las bases patogénicas de la aplasia medular en la edad pediatrica:
translacion desde la patongenia a la terapedutica.
Expediente: PI23/00006
IP: Josune Zubicaray
Entidad financiadora: FUNDACION CANARIA ADRIAN HOTELES

32. Titulo: Rehabilitacién infantil en tumores cerebrales.
Expediente: P124/00011
IP: Susana Cartas Carrion
Entidad financiadora: EL SUENO DE VICKY

33. Titulo: Diagndstico de sindromes de predisposicion al cancer en una unidad de
adolescente y adultos jévenes (AYA) mediante la implementacién de estucios en linea
germinal.

Expediente: P123/00017
IP: Luis Madero Lépez
Entidad financiadora: FUNDACION ONCOHEMATOLOGIA INFANTIL

34. Titulo: Uso de la citometria espectral en el estudio de los perfiles inmunes de tumores
solidos infantiles para la busqueda de nuevos biomarcadores prondsticos y predictivos.
Expediente: P123/00018
IP: Manuel Ramirez Orellana
Entidad financiadora: FUNDACION SEHOP

35. Titulo: Radiografias. viaje al interior de un hospital.
Expediente: P123/00020
IP: Victor Soto
Entidad financiadora: JAZZPHARMA

Avda. Menéndez Pelayo, 65 — 28009 Madrid
Mévil: 608 71 83 39 — email: fibhnjs@salud.madrid.org

48



o
MEMORIA CIENTIFICA 2024 @~ FUNDACION PARA LA INVESTIGACION BIOMEDICA
Fundacién para la Investigacion Biomédica ( E Hospital Infantil Universitario

Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus NINO JESUS

36. Titulo: Trastornos alimentarios y de la ingesta de alimentos de inicio en edad pediatrica:
estudio clinico y de seguimiento.
Expediente: P123/00022
IP: Beatriz Martinez Nufiez
Entidad financiadora: ASOCIACION ESPANOLA PARA EL ESTUDIO DE LOS TCA

37. Titulo: Ensayo clinico abierto, fase i para evaluar la seguridad y respuesta clinica
preliminar del uso de células madre mesenquimales alogénicas de médula dsea en nifios
y adolescentes con adrenoleucodistrofia ligada al cromosoma X forma cerebral
Expediente: P123/00023
IP: Verdnica Cantarin Extremera
Entidad financiadora: FUNDACION FAMILIA ALONSO

38. Titulo: Estimulacién cerebral no invasiva. estimulacién magnética transcraneal
repetitiva. indicaciones y protocolos terapéuticos en dano cerebral.
Expediente: P123/00024
IP: David Mansilla
Entidad financiadora: FUNDACION ACS

39. Titulo: International collaborative treatment protocol for infants under one year with
KMT2A-rearranged acute lymphoblastic leukemia or mixed phenotype acute leukemia
Expediente: P124/00001
IP: Alvaro Lassaletta
Entidad financiadora: AECC

40. Titulo: Estudio del efecto de nuevos farmacos para alteraciones moleculares recurrentes
de RAS/RAF/MAPK/MEK y CHK1 en neuroblastoma de alto riesgo nmic amplificado
Expediente: P124/00002
IP: Alba Rubio
Entidad financiadora: FUNDACION FAMILIA ALONSO

41. Titulo: Papel del estroma de médula dsea en la recaida de la leucemia linfoblastica aguda
pediatrica.
Expediente: P124/00003
IP: Elena Gonzalez
Entidad financiadora: FUNDACION FAMILIA ALONSO

42. Titulo: Alargamiento dseo en dos etapas con reutilizacion de un udnico clavo
intramedular telescépico en pacientes con acondroplasia.
Expediente: P124/00004
IP: Rosa Maria Egea
Entidad financiadora: FUNDACION FAMILIA ALONSO
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43. Titulo: Desarrollo de una herramienta diagndstica rapida y precisa basada en el analisis
de "grandes datos" BIG DATA
Expediente: PI24/00006
IP: Julidn Sevilla
Entidad financiadora: FUNDACION CANARIA ADRIAN HOTELES

44. Titulo: validating novel molecular determinants of predisposition to childhood acute
lymphoblastic leukemia (cunina 2)
Expediente: P124/00010
IP: Manuel Ramirez
Entidad financiadora: Unoentrecienmil.org

45. Titulo: validating novel molecular determinants of predisposition to childhood acute
lymphoblastic leukemia (cunina 2)
Expediente: PI24/00010
IP: Manuel Ramirez
Entidad financiadora: Unoentrecienmil.org
46. Titulo: Proyecto de diagndstico, seguimiento, y tratamiento de los pacientes con
sindrome de inversion-duplicacién del cromosoma 15Q
Expediente: P124/00013
IP: Victor Soto
Entidad financiadora: Fundacion Inversién-Duplicacién cromosoma 15Q

47. Titulo: Experiencia unicéntrica de centro terciario en pacientes pediatricos con
diagndstico de meduloblastoma de alto riesgo tratados segun el protocolo del children's
oncology
Expediente: P124/00014
IP: Alvaro Lassaletta
Entidad financiadora: Fundacion el Suefio de Vicky

48. Titulo: Riesgo de infertilidad en pacientes con cancer infantil: la determinacién de
hormona antilulleriana como factor predictor de insuficiencia ovarica precoz. andlisis
prospectivo.

Expediente: P124/00015
IP: Maitane Andidn
Entidad financiadora: Fundacion Oncohematologia Infantil
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49. Titulo: Ensayo Clinico fase lll, doble ciego, aleatorizado, controlado, de no inferioridad,
de la eficacia del salbutamol en monoterapia, comparado con salbutamol mas
bromuro de ipratropio, en el tratamiento de las crisis asmaticas moderadas en los
nifos en urgencias.

Expediente: P124/00019
IP: Giuseppe Ecclesia
Entidad financiadora: Asociacién Espafiola Pediatria

50. Titulo: Estudio citogendmico de los tumores sélidos pediatricos mediante la técnica de
mapeo éptico del genoma
Expediente: P124/00020
IP: Alvaro Lassaletta
Entidad financiadora: Fundacion Aladina

51. Titulo: Inmunoterapia en osteorsarcoma: BTN3 como potencial diana terapedtica.
Expediente: P124/00021
IP: Alba Rubio
Entidad financiadora: Fundacion Elena Tertre

52. Titulo: Translational research on cancer epigenetics.
Expediente: P124/00022
IP: Manuel Ramirez
Entidad financiadora: AECC

53. Titulo: Inmunovigilacia antitumoral de la inmunidad fetal.
Expediente: P124/00023
IP: Manuel Ramirez
Entidad financiadora: Fundacidon oncohematologia infantil.

54. Titulo: Estudio prospectivo de pacientes pedidtricos sometidos a trasplante
hematopoyético alogénico con deplecién alfabeta/CD19 e infusidon personalizada de
linfocitos memoria postrasplante.

Expediente: P124/00026
IP: Marta Gonzalez
Entidad financiadora: Fundacion Caico.
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Desde la Fundacidn para la Investigacién Biomédica del Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus
agradecemos a todas las entidades privadas, empresas y particulares que colaboran a través de
donaciones con la financiacién de la investigacion biomédica pediatrica.
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Convocatoria 2024:

A continuacién, se detallan los proyectos de investigacidn
seleccionados en la convocatoria 2024, la cual ha sido posible
su financiacidon gracias a los fondos recaudados por la Xl

Edicién de la Carrera “Corre por el Nifio” y a la colaboracidn
de:
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1. Titulo: RELACION DE LOS CAMBIOS LIPIDOMICOS EN LA OBESIDAD INFANTIL CON LA
RESISTENCIA A LA INSULINA'Y LA INFLUENCIA DE LA DIETA.
IP: Dra. Maria Emilia Casado Cerdefio

2. Titulo: INMUNOFENOTIPADO DE NEUTROFILOS DE PACIENTES PEDIATRICOS CON
ENFERMEDAD INFLAMATORIA INTESTINAL: CORRELACION CLINICA Y UTILIDAD COMO
BIOMARCADORES DE EVOLUCION.

IP: Dra. Marta Velasco Rodriguez-Belvis

3. Titulo: EVALUACION DE LA OTOSCOPIA NEUMATICA Y LA TIMPANOMETRIA EN EL
DIAGNOSTICODE OTITIS MEDIA AGUDA EN UN SERVICIO DE URGENCIAS DE PEDIATRIA.
IP: Dra. Pilar Storch de Gracia Calvo

4. Titulo: ENSAYO CLINICO FASE Ill, DOBLE CIEGO, ALEATORIZADO, CONTROLADO, DE NO
INFERIORIDAD, DE LA EFICACIA DEL SALBUTAMOL MAS BROMURO DE IPRATROPIO, EN
EL TRATAMIENTO DE LAS CRISIS ASMATICAS MODERADAS EN LOS NINOS EN
URGENCIAS.
IP: Dra. Esther Pérez Suarez

Titulo: DESCRIPTION OF GLOBAL CYTOGENOMICS FEATURES IN CHILDHOOD ACUTE
LYMPHOBLASTIC LEUKEMIA RELAPSE BY OPTICAL GENOME MAPPING / DESCRIPCION DE
CARACTERISTICAS CITOGENETICAS EN LA RECAIDA DE LA LEUCEMIA LINFOBLASTICA
AGUDA PEDIATRICA

IP: Dra. Elena Garcia Sanchez

Titulo: PI-GST EN ORINA COMO MARCADOR DE DANO RENAL EN PACIENTES CON
PIELONEFRITIS AGUDA
IP: Dra. Carmen de Lucas Collantes

Titulo: USO DE LA CITOMETRIA ESPECTRAL EN EL ESTUDIO DE LOS PERFILES INMUNES
DE TUMORES SOLIDOS INFANTILES PARA LA BUSQUEDA DE NUEVOS BIOMARCADORES
PRONOSTICOS Y PREDICTIVOS.
IP: Dra. Africa Gonzalez Murillo
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Convocatoria de 2022:

«» Titulo: SINTONIZANDO LOS CANALES CELULARES. ABORDAIJE INTERDISCIPLINAR
CLINICO Y GENETICO EN POBLACION PEDIATRICA CON ENCEFALOPATIAS SECUNDARIAS
A CANALOPATIAS Y DISENO DE NUEVOS TRATAMIENTOS INDIVIDUALIZADOS
IP: Dr. Victor Soto Insuga

<+ Titulo: ESTUDIO DE POSIBLES CAUSAS Y DIANAS EN LA TROMBOPENIA INMUNE
PRIMARIA (PTI) REFRACTARIA'Y CROENICA EN PACIENTES PEDIATRICOS
IP: Dra. Elena Sebastian Pérez

4. Concesion de ayudas publicas a otras instituciones cuyo
centro de realizacion es el Hospital Infantil Universitario
Nino Jesus

A continuacidn, se informa de las solicitudes presentadas a convocatorias publicas competitivas
que han sido concedidas a otras instuciones cuyas tareas y actividades llevan a cabo en el
Hospital Infantil Universitario Nifo Jesus en el afio 2024:

* PI22-01820 - Dr. Gabriel Angel Martos Moreno
o Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos IlI
o Centro de concesion: IIS La Princesa
o Centro de realizacién: Hospital Infantil
Universitario Nifio Jesus

“» RD21-0017-0005 — Dr. Manuel Ramirez Orellana
o Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos Il
o Centro de concesion: IIS La Princesa
o Centro de realizacion: Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus

“*» 1C120-00120 — Dr. Manuel Ramirez Orellana
o Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos IlI
o Centro de concesion: IIS La Princesa
o Centro de realizacidn: Hospital Infantil Universitario Nifo Jesus
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1C121-00021 - Dr. Luis Madero Lépez
o Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos llI
o Centro de concesion: IIS La Princesa
o Centro de realizacién: Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus

P123-00703 — Dra. Africa Gonzalez y Dr. Manuel Ramirez Orellana

o Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos IlI

o Centro de concesion: IIS La Princesa

o Centro de realizacién: Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus
AC24-00122 - Dr. Manuel Ramirez Orellana

o Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos IlI

o Centro de concesion: IIS La Princesa

o Centro de realizacion: Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus

1C124-00081 — Dra. Alba Rubio San Simdn
o Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos IlI
o Centro de concesion: IIS La Princesa
o Centro de realizacidn: Hospital Infantil Universitario Nifo Jesus

P124/01770 - Dr. Pablo Rodriguez del Rio
o Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos IlI
o Centro de concesion: IIS La Princesa
o Centro de realizacién: Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus

RD24/0007/0037 — Dr. Pablo Rodriguez del Rio
o Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos IlI
o Centro de concesion: IIS La Princesa
o Centro de realizacidn: Hospital Infantil Universitario Nifo Jesus

REDES NACIONALES

Cl6€1’ CIBER de Obesidad y nutricién (CIBEROBN):
- Prof. Dr. Jesus Argente Oliver. Jefe de grupo CB06/03/0022

desde su constitucion.
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Ciberer

Ciber

ARADYAL

Instituto de Salud Carlos Il

SOCIEDAD
ESPANOLA DE
ENDOCRINOLOGIA
PEDIATRICA

e Fundacion
Anemia de Fanconi
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CIBER de Enfermedades Raras (CIBERER):

- Dr. Julidn Sevilla Navarro (Jefe de grupo clinico asociado
GCV14ER19)

- Dra. Verdnica Cantarin Extremera (Jefa de grupo clinico
asociado GCV14ER6)

CIBER de Salud Mental (CIBERSAM):

- Dra. Montserrat Graell Berna (Personal adscrito al grupo
CB/07/09/0023 del Dr. Celso Arango Lépez).

Grupo Clinico Asociado de la red ARADyAL. Dra. Dolores lbafiez
Sandin, Dr. Carmelo Escudero Diez, Dr. Pablo Rodriguez del Rio, Dra.
Silvia Sanchez Garcia y Dra. Raphaélle Bazire.

Reacciones adversas a alérgenos y farmacos. Retic asma, reacciones
adversas y alérgicas (ARADyAL). RD16/0006/0026. Entidad
financiadora: Instituto de Salud Carlos lll

RECLIP - Red Espaiiola de Ensayos Clinicos Pediatricos: La Dra. Alba
Rubio San Simén forma parte del Comité Ejecutivo y el Hospital
Infantil Universitario Nifio Jesus es un grupo clinico consolidado de
esta red.

SEEP - Sociedad Espainola de Endocrinologia pediatrica

- Prof. Dr. Jesus Argente Oliver (Coordinador Grupo de
trabajo de Pubertad)

El investigador Dr. Julidn Sevilla Navarro participa y colabora con la
Fundaciéon Anemia de FANCONI.

Avda. Menéndez Pelayo, 65 — 28009 Madrid
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El Dr. Ernesto Martinez Garcia del servicio de anestesiologia y
reanimacion) participa en la Red Espafola de investigacion sobre

@@ﬂ l N dolor infantil (REDIN)

La Dra. Alba Rubio San Simdén de la Unidad de Ensayos Clinicos

SEHOP participa como vocal en la Sociedad Espaiiola de Hematologia y
BE IS CElY Ohcotoota Oncologia Pediatricas (SEHOP)

PEDIATRICAS

También el Dr. Alvaro Lassaletta Atienza forma parte del grupo de
Adolescentes.

Centros, Servicios y Unidades de Referencia (CSUR) - Son centros,

- servicios o unidades de referencia del Sistema Nacional de Salud que

E fﬁ'ﬁ IR REEScmre proporcionan asistencia a personas afectadas de una determinada
patologia a nivel nacional.

Las patologias que actualmente tiene reconocidas el Hospital Infantil
Universitario Nifio Jesus son:

- CSUR 27. Ortopedia infantil

- CSUR 31. Trasplante de progenitores hematopoyéticos
alogénico infantil

- CSUR 62 Trastornos hereditarios de la queratinizacién
- CSUR 81. Enfermedad inflamatoria intestinal pediatrica

- CSUR 82. Trastornos de conducta de alimentaciéon de Ia
primera infancia con dispositivos de soporte artificial

El grupo Dr. Julidn Sevilla colabora habitualmente con la Unidad de

Bi nrned(’f?b Innovaciéon Biomédica del CIEMAT que se dedica al desarrollo de
ClioniE investigacion traslacional para mejorar el diagndstico y el

tratamiento de una serie de patologias heredadas y adquiridas a
través de técnicas modernas de genética, biologia molecular y
celular.
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®. Terav El equipo investigador del grupo del Dr. Julidn Sevilla de
Investigacion e Innovacién en Enfermedades Hematoldgicas

Pediatricas forma parte de Red Nacional RICORS TERAV del ISCIII,
como parte del grupo de investigacion RG6 ubicado en el Hospital
Infantil Universitario Nifio Jesus y orientado al desarrollo y aplicacion
de tratamientos basados en la terapia génica no solo en cancer sino
también en el ambito de las enfermedades raras monogénicas.

Red Espafiola de Terapias Avanzadas - TerCel

También el grupo de investigacion en medicamentos de Terapia
Avanzada liderado por la Dra. Africa Gonzalez murillo participa en
esta red.

Participacion en el consorcio para la Nueva Generacion de
—_— Inmunoterapias STAb y CART Multidianas (Next Generation CART
- r MAD).
C4ART
La Fundacidn del Hospital Nifio Jesus y el Dr. Andrés Castillo Sanz
participan como miembros de la unidad asociada junto con la
Fundacion para la investigacion y docencia Sant Joan de Déu (FSJD)
en la propuesta presentada a la Convocatoria Plataformas ISCIII de
apoyo a la 1+D+i en Biomedicina y Ciencias de la Salud de la Accién
Estratégica en Salud 2021-2023. La solicitud con numero de
expediente PT23/00087 esta encuadrada en Plataformas ISCIII de

Dinamizacion e Innovacidn de las capacidades industriales del SNS y
su transferencia efectiva al sector productivo.

@ Nl
" ’ RedIRIS — Acuerdo FIBHNJS con la red académica y de investigacion
espafola que proporciona servicios avanzados de comunicaciones a
la comunidad cientifica y universitaria nacional. Esta financiada por
el Ministerio de Ciencia, Innovacién y Universidades.
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redi Afiliacién a REDIMadrid, infraestructura para el intercambio de

d d datos a alta velocidad entre instituciones de investigacion,
maar educativas y de innovacion de la Comunidad de Madrid, que permite
la conexion con otras redes de investigacién nacionales e
internacionales a través de RedIRIS.

REDES INTERNACIONALES

Connect4children (c4c) - Collaborative network for European Clinical Trials for

. * children: La Fundacién para la Investigacion Biomédica del Hospital Infantil
.* ‘conect P 8 X

*4Chi|dl’en Universitario Nifio Jesus pertenece a la red de investigacidn europea
%, COLLABGRATTVENFTVORK 70K PUROPEAN colaborativa de ensayos clinicos para nifios.

% CLINICAL TRIALS FOR CHILDREN

Participacion en el consorcio internacional ITCC (Innovative Therapies for
Children with Cancer) como centro para ensayos clinicos fase | (first-in-child).

Participacion en el consorcio internacional SIOPEN (European Neuroblastoma
SIOPEN Research Network) como centro para ensayos clinicos en neuroblastoma.

European Society for Paediatric Endocrinology (ESPE).

e
—— .
E/S P E - Prof. Dr. Jesus Argente Oliver. Director del grupo de trabajo de obesidad
European Society for . .
Paediatric Endocrinology infantil

Participacion del Dr. Julidn Sevilla Navarro en el European Working Group for
MDS and SAA.
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Imlntemaﬁmmague Participacion en la Liga Internacional Contra la Epilepsia (ILAE- Europe). Dra.
inst Epile .z . .
Against Epllepsy Maria Angeles Pérez Jiménez.

Participacion en el Grupo U-TASK (Pediatric Epilepsy Surgery - Europe). Dra.
Maria Angeles Pérez Jiménez.

\\g;{,’{:;\/ERDl Participacion en el consorcio de la Red Europea VERDI para estudiar la viruela
- del mono en nifios (VERDI-PENTA). Dra. Marta Taida Garcia Ascaso

& Y ’?f‘ European Congenital Central Hypoventilation Syndrome Network (EU
* ,t CCHS Network) / Red internacional de estudio del Sindrome de
?4,/(* éé‘" Hipoventilacién Central Congénita.

“ounpaioN -

6. Comisiones Nacionales de Investigacion

Dra. Julie Ann Chowen King. Gestora del drea BIO, subdrea BIF, de la Divisiéon de Coordinacion,
Evaluacién y Seguimiento Cientifico Técnico en la Agencia Estatal de Investigacidn.

7. Premios de Investigacion

e La Unidad de Hospitalizacidn Psiquidtrica a Domicilio, premio Best in Class 2024 al mejor
proyecto de Humanizacién de la Asistencia Sanitaria.

e La consulta post-UCI del Hospital Nifio Jesuds, premio a la mejor comunicacion oral del |
Congreso “Sindrome post cuidados intensivos”

e El Servicio de Farmacia del Hospital Nifio Jesus recibe el Premio al Proyecto de Experiencia
del Paciente y el Premio a la Mejor Iniciativa en Adherencia Terapéutica.
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8. Ensayos clinicos y estudios observacionales

En el afo 2024 han estado vigentes un total de 112 ensayos clinicos y 47 estudios
observacionales.

Servicio Ensayos clinicos Estudios observacionales
ALERGOLOGIA 3 1
CIRUGIA PEDIATRICA 1 1
DERMATOLOGIA 6 1
ENDOCRINOLOGIA 2 2
FARMACIA 0 1
GASTROENTEROLOGIA 6 4
ONCOLOGIA 54 14
HEMATO-ONCOLOGIA 16 7
NEUROLOGIA 11 6
NEUMOLOGIA 2 1
NEUROFISILIOGIA 0 1
PSQUIATRIA 1 2
REUMATOLOGIA 5 0
uci 3 3
ANATOMIA PATOLOGICA 0 1
NEFROLOGIA 0 1
REHABILITACION 2 0
ANESTESIOLOGIA Y REANIMACION 0 0
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PEDIATRIA 0 1

TOTAL 112 47

Grdfico 1.- Ensayos clinicos distribuidos por servicios

Ensayos distribuidos por Servicio
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Grdfico 2.- Estudios observacionales distribuidos por servicios
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Fundacion para la Investigacion Biomédica
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CAPITULO 6: Produccién Cientifica
Publicaciones Numero Factor de Factor de CUARTILY
(nombre de la Revista) total de impacto de la impacto DECIL
articulos revista acumulado (5
publicados afos)
enla
revista
Acta Ortopédica Mexicana 1 NO INDEXADA NO NO INDEXADA
INDEXADA
Acta Paediatrica 1 2,4 2,6 Q1
Actas Dermo-Sifiliograficas 1 3,8 2,9 Q1
Allergy 3 12,6 11,8 D1
American Journal of Emergency Medicine 1 2,7 2,6 Qi1
American Journal of Hematology 2 10,1 10,1 D1
American Journal of Medical Genetics Part 1 1,7 2,2 Q3
A
Anales de Pediatria (English Edition) 7 1,5 1,7 Q2
Annals of Hematology 1 3 3,1 Q2
Annals of the Rheumatic Diseases 1 20,3 18,4 D1
Antimicrobial agents and chemotherapy 1 4,1 4,3 Q2
Archivos Argentinos de Pediatria 1 0,7 0,8 Q4
Archives of Dermatological Research 1 1,8 2,4 Q3
Archives of Disease in Childhood 1 4,4 3,9 D1
Archives of Orthopaedic and Trauma 1 2 2,3 Q2
Surgery
Archivos de la Sociedad Espafiola de 2 NO INDEXADA NO NO INDEXADA
Oftalmologia INDEXADA
Biology of Sex Differences 1 49 6 Q1
Biomaterials Science 1 5,8 6,2 Q1
Blood 1 21,1 19,2 D1
Blood Advances 1 7,4 7,2 Qi1
Bone 1 3,5 3,8 Q2
Bone Marrow Transplantion 1 4,5 4,5 Q1
Brain and Spine 1 1,9 N/A Q3
Childs Nervous System 1 1,3 1,5 Q4
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Clinical Chemistry 1 7,1 7,4 D1

Clinical & Experimental Allergy 1 6,3 5,2 Ql

Clinical Gastroenterology and Hepatology 1 11,6 11,3 D1

Clinical Infectious Diseases 1 8,2 8,2 D1

Clinical Nutrition ESPEN 1 2,9 2,9 Q3

Clinical Obesity 1 2,2 2,8 Q3

Clinical and Translational Allergy 2 4,6 5,1 Q2

Clinical and Translational Oncology 1 2,8 2,9 Q2

Critical Care 1 8,8 10,4 D1

Current Oncology 1 2,8 2,9 Q2

Dermatologic Clinics 1 2,2 2,8 Q2

Diagnostic Microbiology and Infectious 1 2,1 2 Q3
Disease

Emergencias 1 54 3,1 D1

Endocrine Reviews 1 22 26,5 D1

Endocrinologia, Diabetes y Nutricidn 1 1,8 1,7 Q4

European Journal of Hospital Pharmacy 1 1,6 1,7 Q3

European Journal of Orthopaedic Surgery 1 1,4 N/A Q3

& Traumatology

European Journal of Pediatrics 2 3 3,1 Qi1

Expert Opinion on Drug Discovery 1 6 6,6 D1

Farmacia Hospitalaria 1 1 1,3 Q4

Foot and Ankle Surgery 1 1,9 2,3 Q2

Frontiers in Allergy 1 3,3 3,3 Q2

Frontiers in Cell and Developmental 1 4,6 5,2 Q2
Biology

Frontiers in Endocrinology 1 3,9 4,9 Q2

Frontiers in Immunology 2 5,7 6,8 Q1

Frontiers in Oncology 2 3,5 4 Q2

Frontiers in Pediatrics 2 2,1 2,5 Q2

Genes 1 2,8 3,3 Q2

Genetics in Medicine 2 6,7 7,4 D1

Hormone Research in Paediatrics 1 2,6 2,9 Q3

Revista Pediatria Hospitalaria 1 NO INDEXADA NO NO INDEXADA
INDEXADA

Inflammatory Bowel Diseases 1 4,5 4,7 Qi1

International Journal of Molecular Sciences 1 4,9 5,6 Ql

International Journal of Palliative Nursing 1 0,7 1,1 Q4

Journal of Allergy and Clinical Immunology 2 11,4 10,2 D1
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Journal of Allergy and Clinical Immunology: 1 8,2 8,3 Ql
In Practice

Journal of Autism and Developmental 1 3,1 4,2 Qi1
Disorders

Journal of Children's Orthopaedics 1 1,3 1,7 Q3

Journal of Clinical Endocrinology & 3 5 5,3 Ql

Metabolism

Journal of Clinical Investigation 1 13,3 14,6 D1

Journal of Crohns and Colitis 1 8,3 8,3 D1

Journal of the Endocrine Society 1 3 3,3 Q2

Journal of Intellectual Disability Research 1 2,1 2,9 Q1

Journal of Investigational Allergology and 1 6,7 6,5 Q1

Clinical Immunology
Journal of NeuroEngineering and 1 5,2 5,6 Qi1
Rehabilitation

Journal of Neuroscience Research 1 2,9 4 Q2

Journal of Pediatric Gastroenterology and 3 2,4 2,7 Q3
Nutrition

Journal of Pediatric Health Care 1 2,5 2,5 Q1

Journal of Pediatric Orthopaedics 2 1,4 1,8 Q3

Journal of Pediatric Orthopaedics Part B 1 0,9 1,1 Q4

Jornal de Pediatria 1 2,8 2,8 Q1

Journal of Shoulder and Elbow Surgery 1 2,9 3,3 Qi1

Journal of Ultrasound in Medicine 1 2,1 2,2 Q2

JBJS Case Connect 1 NO INDEXADA NO NO INDEXADA
INDEXADA
Knee Surgery, Sports Traumatology, 1 3,3 3,6 Q1
Arthroscopy

Lancet 1 98,4 106,9 D1

Lancet Child & Adolescent Health 1 19,9 19,9 D1

Lancet Diabetes & Endocrinology 1 44 38,2 D1

The Lancet Oncology 1 41,6 42,2 D1

Lancet Respiratory Medicine 1 38,7 41,3 D1

Leukemia 1 12,8 10,5 D1

Medicina Intensiva (Engl Ed). 1 2,7 2,2 Q2

Nature Reviews Immunology 1 67,7 78,2 D1

Neuroendocrinology 1 3,2 3,6 Q2

Neurology and Therapy 1 4 4,4 Q1

Neurologia (Engl Ed). 1 2,9 2,8 Q2

Nutrition in Clinical Practice 1 2,1 3 Q3
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Nutricion Hospitalaria 1 1,2 1,2 Q4
Nutrients 2 4,8 5,8 Q1
Oncoimmunology 1 6,5 7,2 Q1
Orphanet Journal of Rare Diseases 1 3,4 3,9 Q2
Pediatric Drugs 1 3,4 3,4 Q1
Pediatric Allergy and Immunology 1 4,3 4,5 Q2
Pediatric Blood & Cancer 3 2,4 2,9 Q2
Pediatric Dermatology 4 1,2 1,4 Q3
Pediatric Emergency Care 1 1,2 1,2 Q3
Pediatric Hematology and Oncology 1 1,2 1,5 Q4
Pediatric Infectious Disease Journal 1 2,9 2,4 Q3
Pediatric Neurology 1 3,2 3,3 Q2
Pediatric Pulmonology 2 2,7 2,8 Q1
Pediatrics 1 6,2 7,1 D1
Physiological Genomics 1 2,5 3,5 Q3
Physiology 1 5,3 8,8 D1
Rehabilitacion (Madr). 1 NO INDEXADA NO NO INDEXADA
INDEXADA
Resuscitation Plus 1 2,1 2,3 Q3
Revista Espafiola de Cirugia Ortopédica y 1 NO INDEXADA NO NO INDEXADA
Traumatologia INDEXADA
Revista Espanola de Enfermedades 1 2,7 2 Q2
Digestivas
Scientific Reports 1 3,8 4,3 Ql
Skeletal Radiology 1 1,9 2,1 Q2
Sleep Medicine 1 3,8 4 Q1
Therapeutic Advances in Chronic Disease 1 3,3 3,8 Q2
Journal of Thrombosis and Haemostasis 1 5,5 6,6 Q1
Transplantation and Cellular Therapy 2 3,6 3,6 Q2
TOTAL 147 778,4 817,10
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1. Severe rigid hip flexion-abduction contracture in cerebral palsy: a case report and review of
the literature. Ramirez-Barragan A, Galan-Olleros M, Egea-Gamez RM, Palazén-Quevedo A,
Martinez-Caballero I.Acta Ortop Mex. 2024 May-Jun;38(3):197-201. doi: 10.35366/115816.
PMID: 38862151

2. Unusual presentations of acute mastoiditis should be considered when young children
present with neurological symptoms. Suarez-Bustamante Huélamo M, Alonso-Cadenas JA,
Pérez Moreno M, Clavero Sanchez S, Sdnchez Gonzalez D, de la Torre Espi M.Acta Paediatr. 2024
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Terron-Camero LC, Ldpez-Soto A, Andrés-Ledn E, Gonzalez-Murillo A, Rojo F, Ramirez M, Lucia
A, Fiuza-Luces C.Physiol Genomics. 2024 Dec 1;56(12):833-844. doi:
10.1152/physiolgenomics.00064.2024. Epub 2024 Sep 23.PMID: 39311839

136. Synergism Between Hypothalamic Astrocytes and Neurons in Metabolic Control. Frago
LM, Gémez-Romero A, Collado-Pérez R, Argente J, Chowen JA.Physiology (Bethesda). 2024 Jul
1;39(4):0. doi: 10.1152/physiol.00009.2024. Epub 2024 Mar 26.PMID: 38530221

137. [Case report: Scapular asymmetry caused by congenital unilateral absence of trapezius].
Ciller Martinez M, Rodriguez Palero S, Vara Arias T, Cartas Carrién S, Escribano Pérez M, Ortiz
Cabrera NV, Manzarbeitia Arroba P.Rehabilitacion (Madr). 2024 Jan-Mar;58(1):100825. doi:
10.1016/j.rh.2023.100825. Epub 2023 Dec 22.PMID: 38141278 Spanish.

138. Knowledge and skills of pediatric residents in managing pediatric foreign body airway
obstruction using novel airway clearance devices in Spain: A randomized simulation trial.
Carballo-Fazanes A, lzquierdo V, Mayordomo-Colunga J, Unzueta-Roch JL, Rodriguez-Nufiez
A.Resusc Plus. 2024 Jun 26;19:100695. doi: 10.1016/j.resplu.2024.100695. eCollection 2024
Sep.PMID: 39035409

139. How do | plan adolescent idiopathic scoliosis surgery? Systematization of a preoperative
planning method. Egea-Gamez RM, Galan-Olleros M, Gonzalez-Menocal A, Gonzalez-Diaz R.Rev
Esp Cir Ortop Traumatol. 2024 Jan-Feb;68(1):73-85. doi: 10.1016/j.recot.2022.11.006. Epub
2022 Nov 30.PMID: 36462724 English, Spanish.

140. Validation of a rapid test for celiac disease detection in first-degree relatives - A
prospective study.Pascual Lorén M, Martin Adrados A, Gonzdlez Cervera RM, Martinez Pérez J,
Quintero Garcia Al, Munoz Codoceo RA.Rev Esp Enferm Dig. 2024 Nov 7. doi:
10.17235/reed.2024.10791/2024.PMID: 39508123

141. Follow-up of telemedicine mental health interventions amid COVID-19 pandemic.
Roncero C, Diaz-Trejo S, Alvarez-Lamas E, Garcia-Ullan L, Bersabé-Pérez M, Benito-Sanchez JA,
Gonzalez-Sanchez A.Sci Rep. 2024 Jun 28;14(1):14921. doi: 10.1038/s41598-024-65382-
w.PMID: 38942891

142. Post-traumatic cortical cystic lesions in children: three case reports and a systematic
review of the literature. Galan-Olleros M, Manzarbeitia-Arroba P, Miranda-Gorozarri C, Cerda
SIS, Torres-lzquierdo B, Ramirez-Barragdn A, Alonso-Hernandez J.Skeletal Radiol. 2024
Dec;53(12):2729-2734. doi: 10.1007/s00256-024-04661-z. Epub 2024 Mar 25.PMID: 38526810.

143. International consensus on sleep problems in pediatric palliative care: Paving the way.
Mercante A, Owens J, Bruni O, Nunes ML, Gringras P, Li SX, Papa S, Kreicbergs U, Wolfe J,
Zernikow B, Lacerda A, Benini F; Pediatric Sleep and Palliative Care Group.Sleep Med. 2024
Jul;119:574-583. doi: 10.1016/j.sleep.2024.05.042. Epub 2024 May 23.PMID: 38833942
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144. Real-world non-interventional post-authorization safety study of long-term use of
burosumab in children and adolescents with X-linked hypophosphatemia: first interim
analysis. Boot AM, Ariceta G, Beck-Nielsen SS, Brandi ML, Briot K, Collantes CL, Giannini S,
Haffner D, Keen R, Levtchenko E, Mughal MZ, Makitie O, Nilsson O, Schnabel D, Tripto-Shkolnik
L, Zillikens MC, Liu J, Tudor A, Emma F.Ther Adv Chronic Dis. 2024 May
18;15:20406223241247643. doi: 10.1177/20406223241247643. eCollection 2024.PMID:
38764445

145. Thrombin Generation Profile Using ST-Genesia after PEG-asparaginase in Pediatric
Patients with Acute Lymphoblastic Leukemia. Ruiz-Llobet A, Gassiot S, Sarrate E, Zubicaray J,
Rives S, Suleman W, Berrueco R.Thromb Haemost. 2024 Oct;124(10):973-985. doi: 10.1055/a-
2316-4547. Epub 2024 Apr 29.PMID: 38684189

146. Use of Eculizumab in Pediatric Patients with High-Risk Transplantation-Associated
Thrombotic Microangiopathy: Outcomes and Risk Factors Associated with Response and
Survival. A Retrospective Study on Behalf of the Spanish Group for Hematopoietic
Transplantation and Cellular Therapy (GETH-TC). Benitez Carabante MlI, Bueno D, Alonso Garcia
L, Lopez Torija I, Marsal J, Fernandez Navarro JM, Uria Oficialdegui ML, Panesso M, Molina B,
Beléndez Bieler C, Palomo P, Pérez Martinez A, Diaz-de-Heredia C.Transplant Cell Ther. 2024
Jun;30(6):601.e1-601.e13. doi: 10.1016/j.jtct.2024.03.019. Epub 2024 Mar 21.PMID: 38521410

147. Impact of Race and Ethnicity on Outcomes After Umbilical Cord Blood Transplantation.
Ballen K, Wang T, He N, Knight JM, Hong S, Frangoul H, Verdonck LF, Steinberg A, Diaz MA,
LeMaistre CF, Badawy SM, Pu JJ, Hashem H, Savani B, Sharma A, Lazarus HM, Abid MB, Tay J,
Rangarajan HG, Kindwall-Keller T, Freytes CO, Beitinjaneh A, Winestone LE, Gergis U, Farhadfar
N, Bhatt NS, Schears RM, Gédmez-Almaguer D, Aljurf M, Agrawal V, Kuwatsuka Y, Seo S, Marks
DI, Lehmann L, Wood WA, Hashmi S, Saber W.Transplant Cell Ther. 2024 Oct;30(10):1027.e1-
1027.e14. doi: 10.1016/].jtct.2024.07.009. Epub 2024 Jul 20.PMID: 39033978

1. Titulo: Advanced Database for Biomaterials with Data Analysis and Visualisation Tools
extended by a Marketplace with Digital Advisors
Acrénimo: 01058779-BIOMATDB
Investigadores Principales: Dr. Andrés Castillo Sanz
Entidad Financiadora: H2020, Unién Europea
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2. Titulo: BEhavioral and Adherence Model for improving quality, health outcomes and
cost-Effectiveness of healthcaRe
Acrénimo: 101034369 -BEAMER
Investigador Principal: Dr. Andrés Castillo Sanz
Entidad Financiadora: H2020, Unién Europea.

3. Titulo: Blood biomarkers to improve diagnosis and management of mild traumatic
BRAIN Injury in vulnerable patients
Acrdénimo: 220325 -BRAINI2
Investigador Principal: Dra. Belén Rivero Martin
Entidad Financiadora: EIT Health

4. Titulo: Cyber securitY tooLbox for COnnected MEdical Devices
Acrénimo: 101095542-CYLCOMED
Investigador Principal: Dr. Andrés Castillo Sanz
Entidad Financiadora: H2020, Unién Europea.

5. Titulo: CelOmica integrativa para la medicina de precisién en leucemia infantil: una
accion eHealth coordinada para biodigitalizacion del cancer
Acrénimo: TED2021-132296B-C51 - LEUKODOMICS
Investigador Principal: Dr. Manuel Ramirez Orellana
Entidad Financiadora: Agencia Estatal de Investigacion (AEI)

6. Titulo: Validacion clinica de la plataforma robética Discover2Walk
Acrénimo: PDC2022-133898-C33 — DISCOVER2WALK
Investigador Principal: Dr. Ignacio Martinez Caballero
Entidad Financiadora: Agencia Estatal de Investigacién (AEI)

7. Titulo: Estrategia nacional para la implementacion de la medicina personalizada en
nifios y adolescentes con cancer / Personalised Medicine for Cancer in Children in
Spain
Acrénimo: PMP21-00088 - SEHOP-PENCIL study
Investigador Principal: Dra Cristina Saiz Ladera
Entidad Financiadora: Instituto de Salud Carlos Il (ISCIII)

8. Titulo: Astrocitos, exosomas y mirnas en la respuesta diferencial de los machos y
hembras a acidos grasos especificos (AstroExoSex).
Acrénimo: PID2021-1226530B-100
Investigador Principal: Dra. Julie Ann Chowen King.
Entidad Financiadora: Agencia Estatal de Investigacion (AEl)
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9. Titulo: SECURED - Saling up secure processing. Anonymization and generation of
Health Data for EU cross border collaborative research and Innovation (HORIZON-
HLTH-2022-IND-13) Horizon Europe 2021-2027
Acréonimo: 101095717 — SECURED.

Investigador Principal: Dr. Andres Castillo Sanz
Entidad financiadora: Unién Europea.

10. Titulo: EXPLORER: Primer porfolio de dispositivos de uso doméstico destinado a la
rehabilitacion de pacientes afectados por trastornos de la marcha.
Acrénimo: PMPTA 2022 - 00138
Investigador Principal: Dr. Ignacio Martinez Caballero
Entidad financiadora: ISCIII-CDTI

11. Titulo: "EXPLORER: Primer porfolio de dispositivos de uso doméstico destinado a la
rehabilitacion de pacientes afectados por trastornos de la marcha.
Acronimo: PMPTA 2022 - 00217
Investigador Principal: Dra. Maria Teresa Vara Arias
Entidad financiadora: ISCII-CDTI

12. Titulo: Nueva Generacion de Inmunoterapias STAb y CAR-T Multidianas (Next
Generation CARTMAD) NEXT_GEN_CART_MAD-CM (Programas de I+D en Biomedicina
2022)

Acrénimo: P2022-PMD-7225
Investigador Principal: Dr. Manuel Ramirez Orellana
Entidad financiadora: Comunidad Autonoma de Madrid.

13. Titulo: DITTCe. DISPOSITIVO IMPLANTABLE PARA EL TRATAMIENTO DE TUMORES
CEREBRALES MEDIANTE CAMPOS ELECTRICOS / IMPLANTABLE DEVICE FOR BRAIN
TUMOR TREATMENT USING ELECTRICAL FIELDS
Acrdénimo: PLEC2022-009308
Investigador Principal: Dra. Cristina Sainz Ladera
Entidad financiadora: Agencia Estatal de Investigacién (AEI)

14. Titulo: Rehabilitacion hospitalaria y domiciliaria basada en Robética Social Asistencial
e Inteligencia Artificial para poblacion pediatrica.
Acrénimo: CPP2023-010566
Investigador Principal: Dr. Serafin Palero Rodriguez
Entidad financiadora: Agencia Estatal de Investigacién (AEI)
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b. Patentes

1. Ligands for enhanced imaging and drug delivery to Neuroblastoma cells
e Solicitantes:
o Universidad Complutense de Madrid (UCM)
o Fundacién de Investigacion Biomédica del Hospital La Princesa
o Fundacién para la Investigacién Biomédica del Hospital Infantil
Universitario Nifio Jesus (FIBHNJS)
e Autores: Maria Vallet Regi, Alejandro Baeza Garcia, Gonzalo Villaverde
Cantizano, Rafael Castillo Romero, Manuel Ramirez Orellana, Gustavo Javier
Melen Fraijlich, Arantzazu Alfranca Gonzalez y Africa Gonzalez Murillo.

2. Células madre mesenquimales para ser usadas como vehiculos de agentes
terapéuticos - Celyvir_2 (Mesenchymal stem cells for use as vehicles for therapeutic
agents)

e Solicitantes:
o Fundacién Oncohematologia Infantil (FOI)
o Fundacién para la Investigacion Biomédica del Hospital Infantil
Universitario Nifo Jesus (FIBHNIJS)
e Autores: Manuel Ramirez Orellana, Gustavo Javier Melen Fraijlich, Lidia Franco
Luzén y Africa Gonzélez Murillo.
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3. Vectores lentivirales y usos de los mismos / LVs for the treatment of DBA patients
e Solicitantes:
oCentro de Investigaciones Energéticas, Medioambientales vy
Tecnoldgicas (CIEMAT)
o Centro de Investigacion Biomédica en Red (CIBER)
o Fundacién Instituto de Investigacién Sanitaria Fundacién Jiménez Diaz
(FIIS-FID)
o Fundacién para la Investigacion Biomédica del Hospital Infantil
Universitario Nifio Jesus (FIBHNJS)
o Universidad de Bruselas. Université Libre de Bruxelles (ULB)
e Autores: Juan Antonio Bueren Roncero, Susana Navarro Ordofiez, Yari Giménez
Martinez, Manuel Palacios Pérez y Denis Fontaine.

4. Gene Therapy for patients with Fanconi Anemia
e Solicitantes:
o Centro de Investigaciones Energéticas, Medioambientales y
Tecnoldgicas (CIEMAT)
o Centro de Investigacion Biomédica en Red (CIBER)
o Fundacion Instituto de Investigacion Sanitaria Fundacion Jiménez Diaz
(FIIS-FJD)
o Fundaciéon para la Investigacion Biomédica del Hospital Infantil
Universitario Nifio Jesus (FIBHNIJS)
e Autores: Juan A. Bueren, Paula Rio, Susana Navarro, Julian Sevilla, Jose Carlos
Segovia, Africa Gonzalez, José Antonio Casado y Guillermo Guenechea.

5. Compositions and methods for stem cell transplant
e Solicitantes:
o Rocket Pharmaceuticals, Ltd
o Fundacién para la Investigacion Biomédica del Hospital Infantil
Universitario Nifio Jesus (FIBHNIJS)
e Autores: Brian Beard, Julian Sevilla Navarro, Gaurav Shah, Kinnari Patel.

Acuerdo Rocket: Contrato con la empresa Rocket-Pharma (EEUU) para la comercializacidon de
tres vectores lentivirales para el tratamiento de la anemia de Fanconi tipo A desarrollados en
colaboracién con CIBER, CIEMAT y Fundacién Instituto de Investigacidon Sanitaria Fundacion
Jiménez Diaz.
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CAPITULO 7
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CIENTIFICAS

o
® ° FUNDACION PARA LA INVESTIGACION BIOMEDICA
Q) Hospital Infantil Universitario

NINO JESUS

Avda. Menéndez Pelayo, 65 — 28009 Madrid

" Mévil: 608 71 83 39 — email: fibhnjs@salud.madrid.org

94



o
MEMORIA CIENTIFICA 2024 @~ FUNDACION PARA LA INVESTIGACION BIOMEDICA
Fundacién para la Investigacion Biomédica Q Hospital Infantil Universitario

Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus NINO JESUS

CAPITULO 7: Infraestructuras cientificas

1. Unidad de Fabricacion de Medicamentos en Terapias
Avanzadas (Sala Blanca)

La Unidad de Fabricacion de Medicamentos en Terapias Avanzadas, la Sala Blanca, es una
instalacion especialmente disefiada, construida y validada para cumplir las Normas de Correcta
Fabricacion (NCF) conocidas en inglés como Good Manufacturing Practices (GMP), condicién
necesaria para la fabricacion de medicamentos de uso humano. Estas normas son requisitos
de calidad especificos para fabricantes de medicamentos. La implantacién del sistema de gestion
de la calidad afecta al personal, a locales y equipos, al sistema de documentacidn, a los procesos
de produccidn, al control de calidad, a la retirada de productos del mercado y a inspecciones.

El Hospital Infantil Universitario Nifio Jests cuenta desde comienzos de 2023 con una Sala
Blanca Integral de nueva generacion, la primera de este tipo en Europa, para la elaboracién de
terapias avanzadas. En ella se fabricard un farmaco contra el cancer infantil que sera evaluado
en un ensayo clinico e ira destinado a nifios con tumores sélidos avanzados.
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A

Este equipamiento de nueva generacién se suma a la Sala Blanca convencional que el Hospital
Infantil tiene desde hace mas de 10 afios, la denominada Unidad de Fabricacién de
Medicamentos de Terapia Avanzada.

Los Medicamentos en terapias avanzadas autorizados (MTA) son medicamentos de uso
humano basados en genes (terapia génica), células (terapia celular) o tejidos (ingenieria tisular).

Constituyen nuevas estrategias terapéuticas y su desarrollo contribuira a ofrecer oportunidades
para algunas enfermedades que hasta el momento carecen de tratamientos eficaces.

El marco legal vigente requiere también que los medicamentos en investigacion de terapias
avanzadas hayan sido elaborados por fabricantes autorizados.

Requiere el dictamen de un Comité Etico de Investigacién con medicamentos, la conformidad
de la direccidon de los centros participantes y la autorizacidon de la Agencia Espaiiola de
Medicamentos y Productos Sanitarios (AEMPS).

Cuando la elaboracién de estos medicamentos se realice en todo o en parte en instalaciones de
centros vinculados al Sistema Nacional de Salud, dichas instalaciones deben contar con la
certificacidn de cumplimiento de Normas de Correcta Fabricacidén, emitida por la Subdireccién
General de Inspeccion y Control de Medicamentos de la Agencia Espaiiola de Medicamentos y
Productos Sanitarios.

Avda. Menéndez Pelayo, 65 — 28009 Madrid
Mévil: 608 71 83 39 — email: fibhnjs@salud.madrid.org

96



®
MEMORIA CIENTIFICA 2024 Q ® " CUNDACION PARA LA INVESTIGACION BIOMEDICA

Fundacién para la Investigaciéon Biomédica Hospital Infantil Universitario
Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus NINO JESUS

La Sala Blanca de la Fundacidn para la Investigacion Biomédica del Hospital Infantil Universitario
Nifio Jesus tiene la Certificacion de Cumplimiento de Normas de Correcta Fabricacion desde
abril 2010, para los siguientes medicamentos en terapias avanzadas autorizados (MTA):

++ Células mesenquimales troncales adultas alogénicas/autélogas de medula oésea:
aislamiento y expansion

% Células mesenquimales troncales adultas alogénicas/autdlogas de tejido adiposo:

aislamiento y expansion

Células Natural Killer diferenciadas adultas alogénicas de sangre periférica estimuladas

con IL-15: aislamiento y activacion

Células Natural Killer diferenciadas adultas autélogas/alogénicas de sangre periférica

cocultivadas con linea celular K562: aislamiento y expansién

++» Células mesenquimales troncales adultas alogénicas de tejido adiposo: aislamiento y

expansion en matriz de fibrina

Células mesenquimales troncales fetales alogénicas de cordén umbilical expandidas.

Linfocitos infiltrantes de tumor (TILs) troncales adultos autélogos de tumor expandidos.

* Células endoteliales troncales (EPCs) adultas autdlogas de sangre periférica expandidas.
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2. Unidad de ensayos clinicos

Los ensayos clinicos son estudios que se llevan a cabo en personas voluntarias para evaluar
nuevas formas de luchar contra las enfermedades, y que incluyen medicamentos, técnicas
quirdrgicas, pruebas diagndsticas, etc.

La Unidad de Ensayos Clinicos (UEC) del Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus nace en 2013
y se concibe como una estructura multidisciplinar orientada a la investigacién clinica en nifos y
adolescentes.

Desde esta unidad se responde a necesidades no cubiertas de la poblacién pediatrica, con
todas las garantias éticas y cientificas con una alta calidad y seguridad para el paciente.

Durante sus inicios, y gracias a una colaboracion con el Centro Nacional de Investigaciones
Oncolégicas (2013-2016), se centré en el desarrollo de ensayos en fase precoz en Onco-
Hematologia Pediatrica. La Unidad fue acreditada como centro para fase I-Il por el consorcio
internacional ITCC (Innovative Therapies for Children with Cancer) y como centro para ensayos
first-in-child en 2015.

La investigacion es la esencia de la Unidad de Ensayos Clinicos y desde su creacién el nimero
de ensayos clinicos disponibles y el nUmero de pacientes participantes ha ido incrementando de
manera progresiva, lo que ha supuesto una mayor oferta de opciones terapéuticas para
pacientes que antes no disponian de ellas.

El Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus es el nucleo bdsico, al que se une personal de la
Fundacion de Investigacién del Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus, y otros grupos de
investigacion nacional e internacional.

Actualmente esta unidad es reconocida como centro de referencia para la realizaciéon de
ensayos clinicos pediatricos y con liderazgo internacional en la realizacion de ensayos clinicos
con medicamentos y terapias avanzadas.
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Tiene como objetivo dar respuesta a la necesidad de la sociedad en materia de medicamentos
seguros, efectivos y a la medida de los nifios para contribuir a la mejora de su salud; asi como
favorecer y mejorar la equidad en el acceso a nuevos farmacos en ensayos clinicos en fase precoz
para nifos y adolescentes con enfermedades raras y graves sin alternativas terapéuticas.

En este tiempo, se han llevado a cabo numerosos ensayos clinicos en todas las fases, incluyendo,
ademas, ensayos first-in-child en tumores sélidos, sindrome de Rett, leucemias, sindrome de
Hunter y deterioro cognitivo, trastornos genéticos raros de la obesidad, hematologia no
maligna, trasplante hematopoyético, esclerosis tuberosa que sufren crisis epilépticas, alergias,
trastorno del espectro autista, tratamiento de la discinesia en la paralisis cerebral en nifios y
adolescentes entre otros.

Contamos con el mejor equipo investigador y humano, cercano al niflo enfermo y su familia y
contribuimos al avance del conocimiento cientifico en nuevos farmacos, mediante una
formacion cientifica y asistencial orientada a la mejora continua y desde la Fundacidon nos
encargamos de agilizar todas las gestiones administrativas para reducir al maximo el tiempo de
gestién de los ensayos clinicos.

HITOS EN EL POSICIONAMIENTO INTERNACIONAL DE LA UNIDAD

La Fundacidn para la Investigacion Biomédica del Hospital Infantil Universitario Niiio Jesus
(FIBHNJS) actia como co-promotor nacional, promotor en exclusividad o promocién
compartida con el investigador principal en los siguientes ensayos clinicos académicos
nacionales e internacionales en oncologia pediatrica, algunos de los cuales son estudios
pioneros a nivel mundial:

- MEMMAT en meduloblastoma en recaida (Dr. Alvaro Lassaletta, coordinador nacional)

- ALOCELYVIR con quimio-radioterapia en tumores sélidos pediatricos en recaida (Dr.
Manuel Ramirez Orellana, coordinador nacional).

- ALOCELYVIR en DIPG en primera linea o meduloblastomas en recaida (Dr. Alvaro
Lassaletta, coordinador nacional).
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- FANCOLEN en anemia de Fanconi (Dr. Julidn Sevilla, coordinador nacional). Es el primer
estudio mundial con esta terapia génica en pacientes con Enfermedad de Fanconi.

- CRISP Crizotinib en tumores sélidos y linfomas pediatricos en recaida (Dra. Alba Rubio,
coordinadora nacional)

- ESMART en tumores sélidos y linfomas pediatricos en recaida (Dra. Alba Rubio,
coordinadora nacional)

- BIOMEDE en glioma difuso de tronco (Dr. Alvaro Lassaletta, coordinador nacional).
Primer estudio a nivel mundial en el que los pacientes con glioma difuso de tronco se
someten a una biopsia del tumor y en funcién del analisis molecular y genético se
asignan a un brazo terapéutico distinto con terapias dirigidas.

- BOSUTINIB en leucemia mieloide cronica (Dra. Alba Rubio, coordinadora nacional)

- BRIGATINIB en tumores ALK+ (Dra. Andidn, coordinadora nacional)

El Hospital Infantil Universitario Niiio Jesis de Madrid (HNJS) es el centro lider de
reclutamiento en pediatria en Espaiia de los siguientes Ensayos Clinicos:

- EURONET-PHL C2

- UMBRELLA

- BEACON

- MEMMAT

- AloCelyvir

- AML-NOPHO 2012

- FANCOLEN

- NIRAPARIB/DOSTARLIMAB
- LENVATINIB

- TVEC
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EQUIPO DE LA UNIDAD DE INVESTIGACION CLINICA ASOCIADA

Responsable de la Unidad

Dra. Alba Rubio San Simén

¢ Investigadores de especialidades pediatricas

e Coordinadoras de ensayos clinicos:
Andrea Artigas

o Esther Redondo
o Nuria Ventosino
o Cristina Calvo

e Enfermeras de Investigacion:
o Maria Méndez
o Maria Gloria Millan
o Betty Mercedes lllatopa

e Farmacia: Maria Teresa Pozas del Rio
e Gestidn de contratos de la Fundacidn de Investigacidon: Manuel Cabrera Moreno

e Unidad de Calidad: Rosa Gémez de Merodio
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|

La Comunidad de Madrid aumenta en 3,6 millones su inversion a las Fundaciones para la
Investigacion Biomédica

La Comunidad de Madrid aumentara en 3,6 millones de euros su inversion en las Fundaciones para la Investigacion Biomédica de los Hospitales
Universitarios publicos Nifio Jesus, Getafe y La Princesa. El Consejo de Gobierno ha aprobado este miércoles el incremento propuesto por la
Consejeria de Economia, Hacienda y Empleo, que permitira sufragar las necesidades crecientes de estas instituciones por su éxito al obtener
nuevos proyectos de investigacion.

(%] a“i“ﬁ’g“:j‘g';'ﬁ‘;”“"°'s"°"° CIUDADANOS PROFESIONALES COMUNICACION NOSOTROS ()

il : |

2 Comunidad de Madrid inicia un ensayo pior

comparsloen (D @P PO @

El Hospital publico Nifio Jesus de la Comunidad de Madrid inicia un ensayo pionero en
Espafa contra epilepsias resistentes a farmacos

El Hospital publico Infantil Universitario Nifio Jests de la Comunidad de Madrid esta desarrollando un ensayo clinico pionero en Espafia dirigido a
pacientes pediatricos de Neurologia que sufren un tipo de epilepsias resistentes a farmacos, también conocidas como refractarias de base inmune.
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Los laboratorios de los hospitales Nifo Jesus, La Princesa y Santa Cristina, interconectados
informaticamente

SE AUMENTA LA SEGURIDAD DE LOS DATOS ANALITICOS DE LOS PACIENTES

Los laboratorios de Analisis Clinicos de los hospitales La Princesa, Santa Cristina e Infantil Nifio Jess, situados en la capital y pertenecientes a la red
sanitaria publica de la Comunidad de Madrid, se han interconectado informaticamente. Esto implica que, tanto la solicitud electrénica de las
pruebas realizadas al paciente por el médico prescriptor como el envio de resultados entre los tres centros se realiza automaticamente, evitando
cualquier tipo de registro manual. Ademas, se ha establecido un sistema que evita la necesidad de reidentificar las muestras a su llegada a los
centros destinatarios y la recepcion de los resultados se realiza a tiempo real.

El Hospital Nifo Jesus creara una nueva Unidad de
Investigacion Clinica para nifios y adolescentes

Noticia | Noticia PUBLICO GENERAL | il Fecha de publicacién: 28/12/2024
Articulo revisado por nuestra redaccion

El Hospital publico Infantil Universitario Nifio Jesus de la Comunidad de Madrid ha
anunciado que pondré en marcha una nueva Unidad de Investigacién Clinica
para enfermedades de nifios y adolescentes, que contara con un presupuesto de
4,7 millones de euros, gracias a una beca publica.

Se trata de la primera de este tipo en un hospital publico pediatrico de Espaiia
y en ella se realizaran los ensayos clinicos fuera del circuito asistencial del hospital,
centrados en los circuitos de investigacion y con profesionales exclusivamente
dedicados a esta tarea, ha detallado el centro hospitalario en un comunicado.
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omunidad de Madrid *»*** Servicios e informacion  Cultura y turismo  Inversién y empresa  Accion de gobiemo
ccin de qobiemo > Actusiidsd

La sanidad publica madrileiia, pionera en llevar la voz de menores a
la investigacion clinica

20000

El Hospital publico Infantil Universitario Nifio Jesus de la Comunidad de Madrid ha puesto en marcha el grupo KIDS Madirid. que llevara la voz
die Ios nifios y adolescentes al ambito de los ensayos clinicos. El objetivo de esta iniciativa es resaltar el pape! de la investigacion en el area de
Pediatria e Involucrar a los més jovenes para que la sociedad tome conciencia de su importancia. También servir para mejorar [0s procesos
asistenciales y beneficiar asl la experiencia de los usuarios y sus familias

Al

29 maren 2007

OB o e o Con el apayo de:
Farmacia Jopitalal U, NovarRTIS SANDOZ

Terapéutica

Investigadores del Hospital Nino Jesus sacan
adelante la tercera terapia avanzada de
Madrid

La Consejeria de Sanidad ha solicitado ya la autorizacién del farmaco
Celyvir

R AR T 4.+ s

Hospital Nifio Jests, de Madrid.
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= De ser nifos con enfermedades graves a
asesorar a cientificos para investigacion clinica en
el Hospital Nifio Jests

15 jévenes estudian con el proyecto internacional KIDS para, luego, cooperar con
pediatras e investigadores en mejoras a la hora de probar medicamentos y
tratamientos en otros chicos con distintas enfermedades

El Hospital Nifio Jesus #CorrePorEINifo para
la investigacion de enfermedades
pediatricas
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TITULO PROMOTOR

EE.CC “Estudio intergrupo para nifios o adolescentes con linfoma no-Hodking B o Leucemia Linfoblastica de Células
B. Evaluacidon de eficacia y seguridad de rituximab en pacientes de alto riesgo — Fase II” — (Dra. Maitane Andidn | Institute Gustave Roussy
Catalan)

EE.CC “Estudio aleatorizado de Fase llb con bevacizumab asociado a temozolomida % irinotecan en nifios y jévenes

Instituto La Fe (Valencia
con neuroblastoma resistente o recidivante. Ensayo BEACON-Neuroblastoma - (Dra. Alba Rubio San Simdn) ( )

EE.CC “Estudio de extensién abierto de HGT-HIT-094 para evaluar la seguridad y el resultado clinico a largo plazo
de la idursuldasa intratecal (IT) administrada junto Elaprase® en pacientes con sindrome de Hunter y deterioro | Shire Human Genetics, Inc
cognitivo” - (Dr. Luis Gonzélez Gutierrez Solana)

EE.CC "Estudio de fase Ib/Il de carfilzomib en combinacidn con dexametasona, mitoxantrona, PEG-asparaginasa y
vincristina (esquema de induccién de UK R3) en nifios con leucemia linfoblastica aguda recurrente o resistente” — | Amgen SA
(Dra. Alba Rubio San Simén)
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TITULO PROMOTOR

EE.CC “International Randomised Controlled Trial of Chemotherapy for the Treatment of Recurrent and Primary
Refractory Ewing Sarcoma” — (Dra. Alba Rubio San Simén).

®
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University of Birminghan

EE.CC “Estudio Prospectivo Internacional De Meduloblastoma (Mb) En Nifios Mayores De 3 A 5 Afios Con Perfil Wnt
Biolégico (Pnet 5 Mb — Lr Y Pnet5 Mb-Wnt-Hr), Perfil-Medio De Riesgo Bioldgico (Pnet 5mb- Sr), O Mutacién Tp53,
Y Registro Para Mb Que Ocurran En El Contexto De Predisposicién Genética” — (Dr. Alvaro Lassaletta Atienza)

Sociedad Espafiola de Hematologia vy
Oncologia Pediatricas

EE.CC “CH-IV International Collaborative Treatment Protocol for Children and Adolescents with Langerhans Cell

Children’s Cancer Research Institute
Histiocytosis”. (Dr. David Ruano Dominguez)

EE.CC “Research study for treatment of children and adolescents with acute myeloid leukaemia 0-18 years” — (Dra.

Vastra Gotaland Regionen
Alba Rubio San Simon) gl

EE.CC “Ensayo Fase I/1l de bosutinib en pacientes pediatricos con leucemia mieloide crénica que son resistentes o
intolerantes a al menos una terapia con inhibidor de tirosina kinasa, ITCC-054/AAML1621.” — (Dra. Alba Rubio San | Erasmus University Medical Centre
Simén)

EE.CC “IntReALL HR 2010 International Study for Treatment of High Risk Childhood Relapsed ALL 2010” (Dr. Alvaro

. Charité-University Medicine Berlin
Lassaletta Atienza)

EE.CC "SIOP Ependimoma Il - Programa clinico internacional para el diagndstico y tratamiento de nifios,

. . . Centre Ledn Bérad
adolescentes y adultos jovenes con ependimoma" — (Dr. Alvaro Lassaletta Atienza)

Avda. Menéndez Pelayo, 65 — 28009 Madrid
Movil: 608 71 83 39 — email: fibhnjs@salud.madrid.org

109



Fundacidn para la Investigacién Biomédica Hospital Infantil Universitario

@
MEMORIA CIENTIFICA 2024 Q ® ° FUNDACION PARA LA INVESTIGACION BIOMEDICA
Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus ) NINO JESUS

TITULO PROMOTOR

EE.CC "Estudio multicéntrico de Fase 1/2 de aumento escalonado de la dosis, para evaluar la seguridad, la
farmacocinética, la farmacodinamica y la eficacia de Quizartinib, en combinacién con quimioterapia de reinduccion
y como tratamiento de mantenimiento con un solo agente, en pacientes pediatricos con MLA refractaria o en | Dallchi Sankyo Inc
recaida de entre 1 mes y 18 afios (y adultos jévenes e hasta 21 afios) con mutaciones de FLT3-ITD” — (Dra. Alba
Rubio San Simdn)

EE.CC "Estudio fase 3 aleatorizado, abierto, para evaluar la Eficacia, Seguridad y Farmacocinética del tratamiento
de Golimumab, un anticuerpo humano monoclonal anti-TNFa, administrado por via subcutanea en pacientes | Janssen-Cilag, S.A.
pediatricos con Colitis Ulcerosa activa de moderada a severa" — (Dra. Marta Velasco Rodriguez-Belvis)

EE.CC "Estudio de fase 3, multicéntrico, aleatorizado, comparativo con placebo, con enmascaramiento doble y
grupos paralelos, en el que se evalla la farmacocinética, la eficacia y la seguridad de baricitinib en nifios enfermos | Lilly, S.A.
ambulatorios con dermatitis atépica moderada o grave” - (Dr.Antonio Torrelo Fernandez)

EE.CC "Ensayo de Fase pivotal 2 del anticuerpo Naxitamab (hu3F8) y factor estimulante de colonias de granulocitos
y macréfagos (GM- CSF) en pacientes con Neuroblastoma de alto riesgo con enfermedad refractaria primaria o con | YmAbs Therapeutics
respuesta incompleta al tratamiento de rescate en el hueso y / o médula ésea ” — (Dra. Alba Rubio San Simon)

EE.CC “Estudio de fase I/1l, abierto, multicéntrico para evaluar la seguridad, |a tolerabilidad y la eficacia preliminar
de Durvalumab en monoterapia o Durvalumab en combinacidn con Tremelimumab en pacientes pediatricos con | AstraZeneca AB
tumores soélidos avanzados y neoplasias malignas hematoldgicas” — (Dra. Alba Rubio San Simdn)
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TITULO PROMOTOR

EE.CC"Estudio de Fase Il de terapia metroncomica dirigida contra la angiogénesis en nifios con meduloblastoma
recurrente/progresivo" — (Dr. Alvaro Lassaletta Atienza)

Medizinische Universitdt Wien (representada
por (SOFPROMED)

EE.CC"Estudio de fase 3, multicéntrico, en el que se evallan la seguridad y la eficacia a largo plazo de baricitinib en
pacientes de entre 1 y menos de 18 afios con artritis idiopatica juvenil (AlJ) — (Dr. Daniel Clemente Garulo)

Lilly, S.A.

EE.CC"Estudio de extensidon multicéntrico y abierto para evaluar los efectos a largo plazo en pacientes pedidtricos
tratados con Tafinlar (dabrafenib) y/o Mekinist (trametinib)" — (Dra. Alba Rubio San Simon)

Novartis Farmacéutica, S.A.

EE.CC "A phase /Il study of Inotuzumab Ozogamicin as a single agent and in combination with chemotherapy for
pediatric CD22-positive relapsed/refractory Acute Lymphoblastic Leukemia, Study ITCC-059”. — (Dra. Alba Rubio
San Simon)

Erasmus University Medical Center

EE.CC “LBL 2018 - Protocolo de tratamiento cooperativo internacional para nifios y adolescentes con linfoma
linfoblastico”. — (Dra. Maitane Andion Catalan)

Sociedad Espafiola de Hematologia vy

Oncologia Pediatrica

EE.CC “Ensayo clinico Europeo basado en la estratificacion terapéutica segun las alteraciones moleculares presentes
en los pacientes con tumores refractarios o en recaida” — (Dra. Alba Rubio San Simon)

Institute Gustave Roussy

EE.CC “Estudio sin enmascaramiento, comparativo con un tratamiento activo, en el que se evaltan la seguridad y
la eficacia del tratamiento con baricitinib por via oral en pacientes de entre 2 y menos de 18 afios que presentan
uveitis asociada con artritis idiopdtica juvenil activa o uveitis anterior crénica y anticuerpos antinucleares.". — (Dr.
Daniel Clemente Garulo)

Lilly, S.A.
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TITULO PROMOTOR

EE.CC “Estudio de fase 1/2, abierto y de un solo brazo que evalla la seguridad y eficacia del ponatinib para el
tratamiento de leucemias o tumores sélidos recurrentes o refractarios en pacientes pediatricos” — (Dra. Alba Rubio | Incyte Biosciences International Sarl
San Simédn)

®
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EE.CC "Ensayo de fase Il, abierto, multicéntrico y no controlado de MK 3475 (pembrolizumab) en nifios y adultos
jévenes con linfoma de Hodgkin cldsico recién diagnosticado y respuesta insuficiente (precoz lenta) a la | Merck Sharp&Dohme Corp.
quimioterapia de primera linea (KEYNOTE 667)" — (Dra. Alba Rubio San Simdn)

EE.CC "Ensayo en Fase I/li, abierto, de escalada y expansion de la dosis de Entrectinib (Rxdx-101) en pacientes
pediatricos con tumores del Snc primarios o sélidos localmente avanzados o metastasicos y/o que no tienen | F. Hoffmann-La Roche, Ltd.
opciones de tratamiento satisfactorias" — (Dra. Alba Rubio San Simdn)

EE.CC ” Estudio fase 2 de erdafitinib en sujetos con tumores sdélidos avanzados y alteraciones en el gen FGFR”. —

-Cilag | i I, N.V.
(Dra. Alba Rubio San Simon) Janssen-Cilag International,

EE.CC "Ensayo estudio Protocolo para el seguimiento a largo plazo de pacientes tratados con linfocitos T

modificados genéticamente." — (Dra. Alba Rubio San Simédn) Celgene Corporation

EE.CC "Estudio de fase |, abierto, de grupos paralelos para investigar la seguridad, la tolerabilidad, la eficacia y la

s . . o g . . AstraZeneca AB
farmacocinética de olaparib en pacientes pediatricos con tumores sélidos". — (Dra. Alba Rubio San Simédn)
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EE.CC "Estudio aleatorizado, con enmascaramiento doble y comparativo con un placebo, en el que se evaltan la
eficacia, la seguridad y la retirada del tratamiento con baricitinib por via oral en pacientes con artritis idiopdtica | Lilly, S.A.
juvenil de entre 1 y menos de 18 afios" — (Dr. Daniel Clemente Garulo)
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EE.CC “Seguimiento a largo plazo: estudio clinico de fase I/l para evaluar la seguridad y la eficacia de la infusidn de
células CD34+ autdlogas transducidas con un vector lentiviral portador del gen FANCA (medicamento huérfano) en | Rockets Pharmaceuticals, Inc
pacientes con anemia de Fanconi subtipo A: FANCOLEN-I”. — (Dr. Julidn Sevilla Navarro)

EE.CC “Ensayo de cesta en fase Il, multicéntrico y abierto para evaluar la actividad antitumoral y la seguridad de
lenvatinib en nifios, adolescente y adultos jévenes con tumores malignos sélidos recidivantes o resistentes”. —(Dra. | Merck Sharp & Dohme Corp.
Alba Rubio San Simén)

EE.CC“Terapia génica para la deficiencia de piruvato quinasa (PKD): un ensayo clinico de fase | para evaluar la
seguridad de la infusidn de células CD34 + autdlogas transducidas con un vector lentiviral que contiene el gen de
piruvato quinasa de glébulos rojos (CoRPK) con optimizacién de codones en sujetos adultos y pediatricos con PKD”
- (Dr. Julian Sevilla Navarro)

Rocket Pharmaceuticals, Inc.

EE.CC “Estudio de fase 1 en el que se evalia LY3295668 erbumina, un inhibidor de la cinasa Aurora A, en
monoterapia y en politerapia en pacientes con neuroblastoma recidivante o resistente al tratamiento” . (Dra. Alba | Lilly, S.A.
Rubio San Simdn)
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EE.CC “Estudio de extension de fase 3b, multicéntrico, abierto y a largo plazo de apremilast (CC-10004) en pacientes
pediatricos de 6 a 17 afios con psoriasis en placas de moderada a grave)". — (Dra. Angela Hernandez Martin)
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Amgen Inc

EE.CC "Estudio de fase 1b de aumento de la dosis de abemaciclib en combinaciéon con temozolomida e irinotecdn
(parte A) y de abemaciclib en combinacién con temozolomida (parte b) en nifios y adultos jévenes con tumores | Lilly, S.A.
sélidos recidivantes/resistentes al tratamiento" — (Dr. Alvaro Lassaletta Atienza)

EE.CC “Estudio de fase 1, multicéntrico, abierto, con intensificacién de dosis y expansion de cohorte con Niraparib
y Dostarlimab en pacientes pediatricos con tumores sélidos recurrentes o refractarios”. — (Dr. Alvaro Lassaletta | Glaxosmithkline, S.A.
Atienza)

EE.CC "Ensayo internacional de fase Ill en leucemia linfoblastica aguda positiva para cromosoma Filadelfia (LLA Ph+)
de evaluacion de imatinib en combinacion con dos diferentes esquemas de quimioterapia citotoxica" — (Dra.Blanca | FSEHOP
Herrero Velasco)

EE.CC "Infusién de Células natural Killer Aloreactivas o Estimuladas con IL-IS Ex Vivo tras trasplante haploidentico
de progenitores hematopoyecticos en pacientes pediatricos con neoplasias Hematolégicas" — PHINK — (Dra. Marta
Gonzalez Vicent)

Fundacion Investigacion Biomédica Hospital
Universitario "La Paz"

EE.CC " Ensayo Clinico Plataforma en Fase li de Inmuno-Oncologia de precisién con indicacidon tumor agnédstica para

Roche F SA
mutaciones somaticas especificas (TAPISTRY)" - (Dra. Alba Rubio San Simén) oche Farma
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EE.CC "Estudio fase I/1l multicéntrico, abierto para evaluar la seguridad, farmacocinética y eficacia de ALECTINIB en
pacientes pedidtricos con tumores sdélidos o del snc con fusion alk positiva, en los que el tratamiento previo ha | Roche Farma SA
resultado ineficaz o para los que no se dispone de un tratamiento adecuado" — (Dra. Alba Rubio San Simdn)
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EE.CC "Ensayo clinico para evaluar la eficacia y seguridad de la adicion de la granolucitoafereses al tratamiento con

P . L - . . . . Adhoma Health Research
infliximab en pacientes pediatricos con colitis ulcerosa corticorfesistente" — (Dra. Laura Maria Palomino Perez)

EE.CC "Estudio fase 2 y 3 desarrollo de un médulo para adolescentes y adultos jovenes de 14 a 39 afios y validacion | European Organisation for Researh and
del EORTC QLQ-C030 con jovenes de 12 a 17 afios con cancer" — (Betty Mercedes lllatopa) Treatment of Cancer

EE.CC “Vyxeos® (daunorrubicina y citarabina liposomal) en combinacion con clofarabina en nifios con LMA

£ . . .
recidivante/refractaria, estudio ITCC-092 — (Dra. Alba Rubio San Simén) rasmus University Medical Center

EE.CC"Estudio abierto sobre la seguridad y |a eficacia del Cenobamato (YKP3089) en pacientes pediatricos con crisis

. . . . Ph tical R h A iat
de inicio parcial (Foc) — (Dr. Victor Miguel Soto Insuga) armaceutical Research Assoclates

EE.CC "Estudio de Induccién abierto y de mantenimiento de CP-690, 550 (TOFACITINIB) oral en nifios con colitis

. . , Pfizer SL
ulcerosa moderada a gravemente activa" — (Dra. Marta Velasco Rodriguez-Belvis)

EE.CC “Fase 1B de crizotinib en combinacion o como agente Unico en pacientes pedidtricos con tumores malignos

E Medical Cent
positivos para ALK, ROS1 o MET” — (Dra. Alba Rubio San Simén) rasmus Viedicat Lenter
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EE.CC "Estudio Fase 1b, abierto, de un solo brazo de tratamiento con Epcoritamab en pacientes pedidtricos con ) ]
. , - o m . ., , AbbVie Spain, S.L.U.
neoplasias de células B maduras recidivantes / refractarias" — (Dra. Maitane Andién Catalan)

®
MEMORIA CIENTIFICA 2024 Qj FUNDACION PARA LA INVESTIGACION BIOMEDICA

EE.CC" Estudio en fase Ill, multicentrico, aleatorizado, doble ciego y controlado con placebo para evaluar la
eficacacia y la seguridad de mitapivat en sujetos pediatricos con deficiencia de piruvato cinasa que no reciben | Agios Pharmaceuticals Inc
transfusiones con regularidad, seguido de un periodo de extension abierto de 5 afios" — (Dr. Julian Sevilla Navarro)

EE.CC "Estudio en Fase I/Il de la seguridad, tolerabilidad, farmacocinética y eficacia preliminar de relatilimab mas
nivolumab en participantes pediatricos y adultos jovenes con linfoma de Hodgking clasico y linfoma no Hodgkin | Syneos Health UK Limited
recurrentes o resistentes" — (Dra. Maitane Andion Catalan)

EE.CC "Ensayo clinico Multicéntrico, abierto y de un solo grupo para evaluar la farmacocinética, la seguridad y la
eficacia de Nemolizumab (CD14152) en sujetos pediatricos (de 2 a 11 afios) con dermatitis atopica de moderada a | Galderma SA
grave"- (Dr. Antonio Térrelo Fernandez)

EE.CC "Estudio abierto en fase Il que evalia la eficacia y la seguridad a largo plazo de
elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor en pacientes con fibrosis quistica con genotipos que no son CFTR F508del" — (Dr. | Vertex Pharmaceuticals Incorporated
Alejandro Lopez Neyra)

EE.CC "Estudio de Fase I/1l de Brigatinib en pacientes pediatricos y adultos jévenes con linfoma anaplasico de células | Princess Maxima Center for Pediatric
grandes ALK+, tumores miofibroblastos inflamatorios u otros tumores sdlidos" — (Dra. Maitane Andion Catalan) Oncology BV
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EE.CC. "Estudio fases 2/3, multicéntrico, aleatorizado, doble ciego para evaluar la eficacia, seguridad,
farmacocinética y farmacodinamia de ozanimod oral (RPC1063) en pacientes pediatricos con colitis ulcerosa activa | Celgene Corporation
de moderada a grave con respuesta insuficiente al tratamiento convencional" — (Dra. Laura Maria Palomino Pérez)

EE.CC "Estudio de fase Il, abierto, de un solo grupo y con dosis repetidas, para evaluar la seguridad y tolerabilidad,
la farmacocinética y la actividad antiviral de maribavir para el tratamiento de la infeccidn por el citomegalovirus
(CMV) en nifios y adolescentes que han recibido un trasplante de células madre hematopoyéticas (HSCT) o un
trasplante de 6rgano sélido " — (Dra. Blanca Molina Angulo)

Takeda Development Center America

EE.CC "Estudio de fase 2, aleatorizado, sin enmascaramiento, en el que se evalia abemaciblib en combinacién con
irinotecdn y temozolomida en participantes con sarcoma de Ewing recidivante o resistente al tratamiento" — (Dra. | Lilly, S.A.
Alba Rubio San Simdn)

EE.CC "Ensayo de Fase I/Il abierto, de un solo grupo y dos partes para evaluar la seguridad, tolerabilidad,
farmacocinética y actividad antitumoral de Glofitamab en combinacion con quimio inmunoterapia en participantes
pediatricos y adultos jovenes con linfoma no nodgkin de células B maduras en recaida o refractario" — (Dra. Maitane
Andion Catalan)

Roche Farma SA

EE.CC "Estudio de fase 2/3 multicéntrico, doble ciego y aleatorizado para determinar la eficacia y la seguridad de
DNL310 frente a idursulfasa en participantes pediatricos con mucopolisacaridos neuronopatica o no neuronopatica | Denali Therapeutics
de tipo II" — (Dra. Beatriz Bernardino Cuesta)
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EE.CC "Estudio en Fase I/Il para evaluar PALBOCICLIB (IBRANCE) en combinacién con IRINOTECAN Y TEMZOLOMIDA
0 en combinacién con TOPOTECAN Y CICLOFOSFAMIDA en pacientes pediatricos con tumores sélidos recurrentes | Pfizer SL
o resistentes al tratamiento" — (Dra. Alba Rubio San Simén)

®
MEMORIA CIENTIFICA 2024 Qj FUNDACION PARA LA INVESTIGACION BIOMEDICA

EE.CC "Estudio prospectivo, aleatorizado, abierto, en fase Il para evaluar la superioridad de Inotuzumab
Ozogamicina en monoterapia frente a ALLR3 para el tratamiento de induccién de la leucemia linfoblastica aguda | Pfizer SL
infantil de precursores de células B en primera recidiva de alto riesgo" — Dra. Alba Rubio San Simdn

EE.CC "Estudio de fase Il, aleatorizado, doble ciego y controlado con placebo para evaluar la eficacia y la seguridad
de la pimavanserina para el tratamiento de la irritabilidad asociada al trastorno del espectro autista" — Dra. Silvia | Acadia Pharmaceuticals
Gutierrez Priego

EE.CC "Ensayo de fase I-1l de sunitinib y/o nivolumab mas quimioterapia en sarcomas avanzados de tejidos blandos

Espariol | igacio El
y oseos" — (Dra. Alba Rubio San Simdn) Grupo Espafiol de Investigacion (GEIS)

EE.CC "Ensayo aleatorio de fase Ill de fludarabina/citarabina/gemtuzumab ozogamicina con o sin venetoclax en | Princess Maxima Center for Pediatric
nifios con LMA recidivante" — (Dra. Alba Rubio San Simdn) Oncology BV

EE.CC “Ensayo clinico fase lll abierto, aleatorizado, controlado, de no inferioridad, para evaluar la eficacia y
seguridad de pautas cortas ambulatorias de amoxicilina en nifios con faringoamigdalitis aguda estreptocdcica " —
(Dr. José Antonio Alonso Cadenas)

Fundacion Para La Investigacion Biomédica
Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus
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EE.CC “Seguimiento a largo plazo: Estudio clinico de fase I/1l para evaluar la seguridad y la eficacia de la infusion de
RP-L102” — (Dr. Julian Sevilla Navarro)

®
MEMORIA CIENTIFICA 2024 Qj FUNDACION PARA LA INVESTIGACION BIOMEDICA

Rocket Pharmaceuticals Inc

EE.CC " Ensayo multicentrico, aleatorizado, doble ciego y controlado con placebo, de 20 semanas de duracién, de
EPX-100 (clemizol HCI), como tratamiento complementario en pacientes con sindrome de Dravet (ensayo ARGUS) | Epygenix Therapeutics INC
— Dr. Victor Soto Insuga)

EE.CC “Teicoplanina como profilaxis de la infeccion en pacientes pediatricos con leucemia mieloide aguda” — (Dra. | Fundacion Espafiola de Hematologia y
Ana Isabel Benito Bernal) Oncologias Pediatricas (FSEHOP)

EE.CC "Estudio fase 2 de la infusién de linfocitos T diferenciados autélogos de sangre periférica expandidos y
transducidos con un lentivirus para expresar un receptor antigénico quimérico con especificidad anti-CD19
(A3B1)conjugado con las regiones coestimuladoras 4-1BB y CD3z (células ARI-0001) en nifios y adolescentes de 0 a
18 afios con leucemia lifoblastica aguda CD19+ resistente o refractaria a tratamiento" — (Dra. Blanca Herrero
Velasco)

Fundacion Privada Per La Recerca Hosp. Sant
Joan De Deu

EE.CC “A randomized, double-blind, placebo-controlled study to investigate the efficacy and safety of carisbamate
(YKP509) as adjunctive treatment for seizures associated with Lennox-Gastaut syndrome in children and adults, | Sk Life Sciencie Inc
with optional open-label extensién. — (Dr.Victor Soto Insuga)
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EE.CC" Estudio de Fase I/ll multicentrico en el que se evaltan la eficacia y la seguridad de ribociclib (LEE011) en
combinacion con topotecan y temozolomida (TOEM) en pacientes pediatricos con neuroblastroma recidivante o | Novartis Farmaceutica Sa
refractario y otros tumores sélidos" — (Dr. Alvaro Lassaletta Atienza)

EE.CC "ONC 201 para el tratamiento del glioma difuso con mutacién H3 K27M recién diagnosticado tras la
finalizacion de la radioterapia, estudio aleatorizado de doble ciego, controlado con placebo y multicentrico" — (Dr. | Chimerix Inc
Alvaro Lassaletta Atienza)

EE.CC "Ensayo en fase lll, aleatorizado, internacional y multicentrico de DAY 101 en monoterapia frente a la
quimioterapia estandar en pacientes con glioma pedidtrico de bajo grado que presentan una alteracién de RAF | Day One Biopharmaceuticals Inc
activadora que requiere tratamiento sistémico de primera linea" — (Dr. Alvaro Lassaletta Atienza)

EE.CC "Estudio de utilizacién de plataformas digitales para el control del tratamiento con insulina en paciente con

. . . - Persei Vivarium SL
diabetes mellitus tipo 1" — (Dra. Patricia Enes Romero) I'Vivariu

EE.CC "Ensayo clinico abierto, Fase | para evaluar la seguridad y respuesta clinica de la infusién intra-arterial de
dosis repetidas de células mesenquimales autologas en nifios y adolescentes con epilepsias refractarias de base
Inmune" — (Dra. Veronica Cantarin Extremera)

Fundacion Investigacion Biomédica Hospital
Universitario La Princesa

EE.CC "Eficacia de un programa de rehabilitacion con el exoesqueleto ATLAS 2030 en pacientes pediatricos con

Marsibionic SL
paralisis cerebral" — (Dra. Maria Teresa Varas — Dr. Ignacio Martinez Caballero) arsibionic
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EE.CC "Estudio de fase lll, aleatorizado, doble ciego, controlado con placebo, para evaluar la eficacia, la seguridad
y la farmacocinética de LEBRIKIZUMAB en comparacidn con placebo en participantes entre 6 meses y menos de 18 | Lilly SA
afios de edad con dermatitis atopica de moderada a grave"- (Dr. Antonio Torrelo Fernandez)

®
MEMORIA CIENTIFICA 2024 Qj FUNDACION PARA LA INVESTIGACION BIOMEDICA

EE.CC "Estudio de extensién multicentrico, doble ciego y de tres afios de duracidn en el que se evaluan la seguridad
y la eficacia a largo plazo de ligelizumab en pacientes que hayan completado estudios de fase Ill de ligelizumab en | Novartis Farmaceutica SA
alergia sanitaria" — (Dra. Maria Dolores Ibafiez Sandin)

EE.CC "Seguimiento a largo plazo de la Terapia Génica de la deficiencia de adhesién leucocitaria tipo | (LAD-I):
Estudio Clinico de fase I/Il para evaluar la seguridad y la eficacia de la infusion de células madres hematopoyéticas | Rocket Pharmaceutical Inc
autologas transducidas con un vector lentiviral que codifica el gen ITGB2" — (Dr. Julian Sevilla Navarro)

EE.CC "Estudio aleatorizado de fase Ill, doble ciego y controlado con placebo para evaluar la eficacia y la seguridad
de la inmunoterapia epicutanea con DVB712 250 mg, en nifios de entre 4 y 7 afios con alergia al cacahuete" — (Dr. | Dbv Technologies Sa
Pablo Rodriguez Del Rio)

EE.CC "Estudio de fase lll abierto, metacentrico y aleatorizado para evaluar la eficacia y seguridad de romozosumab
en comparacion con bisfosfonatos en nifios y adolescentes con osteogenesis imperfecta" — (Dra. Alicia Garcia | Amgen Inc
Carridn)

EE.CC "Ensayo de fase II, aleatorizado, sin enmascaramiento, controlado y multicentrico del tratamiento de primera | Medac Gesellschaft far klinische
linea con células mesenquimales estromales MC0518 en comparacion con el mejor tratamiento disponible en | SPezialpraparate mbH

Avda. Menéndez Pelayo, 65 — 28009 Madrid
Movil: 608 71 83 39 — email: fibhnjs@salud.madrid.org

121



Fundacidn para la Investigacién Biomédica Hospital Infantil Universitario
Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus NINO JESUS

TITULO PROMOTOR

participantes pediatricos con enfermedad de injerto contra huésped aguda refractaria a esteroides después de
trasplante alogenico de células madre (ENSAYO BALDER) — (Dra. Marta Gonzalez Vicent)

®
MEMORIA CIENTIFICA 2024 Qj FUNDACION PARA LA INVESTIGACION BIOMEDICA

EE.CC “Estudio de fase Ill, multicentrico, abierto de un solo brazo, de la vigilancia de la sensibilidad al Baloxasvir

. . et . , . Roche Farma SA
Marboxil en pacientes pediatricos con gripe” — Dr. José Antonio Alonso Cadenas

EE.CC "Estudio de prolongacion a largo plazo, de fase lll, multicéntrico, para evaluar la seguridad y la eficacia de
Lebrikizumab en participantes de entre 6 meses y menos de 18 afios de edad con dermatitis atdpica de moderada | Lilly SA
a grave" — (Dr. Antonio Torrelo Fernandez)

EE.CC "“High-risk neuroblastoma study 2.0 of SIOP-Europe-Neuroblastoma (SIOPEN). Randomized, international
and multicentric phase 3 study that evaluates and compares 2 treatment strategies in 3 therapeutic phases
(induction, high-dose chemotherapy and radiotherapy) for patients with high-risk neuroblastoma” — (Dra. Alba
Rubio San Simén)

Instituto de Investigacion Sanitaria LA FE -
Fundacion para la investigacion del Hospital
Universitario la Fe de la Comunidad Valencia

EE.CC "Seguridad y usabilidad de un dispositivo robético de asistencia a la marcha para nifos y adolescentes con
enfermedades neurolégicas y/o neuromusculares en su entorno natural" — (Dra. Maria Teresa Varas — Dr. Ignacio | Marsibionic SL
Martinez Caballero)

EE.CC "Estudio abierto de fase Ill del tratamiento adyuvante con ganaxolona (GNX) en nifios y adultos con epilepsia

. . . . . Marinus Pharmaceuticals INC
relacionada con el complejo de esclerosis tuberosa" — (Dra. Elena Gonzalez Alguacil)
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EE.CC "Protocolo de fase lll aleatorizado de induccién abierta y mantenimiento doble ciego, de grupos paralelos,
multicéntrico, para evaluar la eficacia, la seguridad y la farmacocinética de GUSELKUMAB en pacientes pediatricos | Jannsen Cilag SA
con colitis ulcerosa activa de moderada a grave" — (Dra. Laura Maria Palomino Pérez)

®
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EECC "Protocolo maestro de fase Il para evaluar la eficacia y la seguridad de FORE8394, un inhibidor de las
mutaciones de clase 1y 2 de BRAF, en participantes con cancer de mutaciones de BRAF" — (Dr. Alvaro Lassaletta | Fore Biotherapeutics
Atienza)

EECC "Ensayo fase Il, abierto, multicentrico, de un solo brazo, de regorafenib en participantes que han sido tratados
en un ensayo previo de regorafenib patrocinado por Bayer (monoterapia o tratamiento en combinacion) que ha
alcanzado el criterio principal de valoracién o el andlisis principal de los datos o que se ha interrumpido
prematuramente" — (Dra. Alba Rubio San Simdn)

Bayer Hispania SLU

EECC " Estudio en fase I/Il abierto, de seguridad, tolerabilidad, farmacocinética y actividad antitumoral de
repotrectinib en pacientes pediatricos y adultos jévenes con tumores avanzados o metastasicos con reordenaciones | Turning Point Therapeutics
de ALK, ROS1 o NTRK1-3 (CARE)" — (Dr. Alvaro Lassaletta Atienza)

EE.CC "Estudio aleatorizado, doble ciego, controlado con placebo y de grupos paralelos para evaluar la eficacia y
seguridad a largo plazo de DUPILUMAB en nifios de 2 a 6 afios con asma no controlada y/so sibilancias asmaticas | Sanofi Aventis SAU
graves recurrentes" — (Dr. Alejandro Lopez Neyra)

EE.CC "Estudio aleatorizado, doble ciego, multicentrico, fase lll, para evaluar la eficacia y la seguridad de Sanofi Aventis SAU
BELUMOSUDIL en combinacidn con corticoesteroirdes frente a placebo en combinacidn con corticoesteroides en
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participantes de al menos 12 afios con diagndstico reciente de enfermedad de injerto contra huésped crénica
(EICHC" — (Dra. Marta Gonzalez Vicent)

®
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EE.CC "Estudio multicentrico de fase Il para evaluar la farmacocinética, la eficacia y la seguridad de RISANKIZUMAB
en periodo de induccidon abierto, mantenimiento aleatorizado, doble ciego y periodos de extensién a largo plazo en
pacientes pediatrico (de 2 a < 18 afios de edad) con enfermedad de Crohn activa de moderada a grave" — (Dra.
Laura Maria Palomino Pérez)

AbbVie Spain, S.L.U.

EE.CC "Estudio en fase Ill, multicentrico, aleatorizado, doble ciego, de grupos paralelos y controlado con placebo
de la eficacia y seguridad de TEZEPELUMAB en nifios de 5 a <12 afios con asma grave no controlada (HORIZON)" — | Parexel Internacional Irl
(Dra. Maria Dolores Paloma Ibafiez Sandin)

EE.CC "Estudio en fase IB, multicentrico, abierto y de un solo brazo para evaluar la seguridad y la eficacia preliminar
de AUTO1 en pacientes pediatricos con leucemia linfoblastica aguda de linfocitos B (LLA B) recidivante/resistente
positivo para CD19 y linfoma NO Hodgkiniano de linfocitos B (LNH B) maduros agresivos" — (Dra. Alba Rubio San
Simén)

Autolus Ltd

EE.CC "Estudio abierto de extensidn, para estudiar la seguridad, tolerabilidad y eficacia a largo plazo de DNL310 en
pacientes cxon mucopolisacaridosis de tipo Il (MPS II) del estudio DNLI-E-0002 6 DNLI--E-007" — (Dra. Laura Lopez | Denali Therapeutics Inc
Marin)
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EE.CC. "Protocolo de colaboracién internacional para menores de un afio con leucemias linfoblasticas agudas | Fundacion Sociedad Esp. Hematologia Y
debido a reordenamientos del Gen KMT2A o Leucemia aguda de fenotipo Mixto" — (Dr. Alvaro Lassaletta Atienza) | Oncologia (FSEHOP)

®
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EE.CC "Estudio abierto, multinacional y multicentrico para evaluar la seguridad, tolerabilidad y eficacia a largo plazo
de amlitelimab por via subcutdnea en participantes de 12 afios 0 mas con dermatitis atdpica de moderada a grave" | Sanofi Aventis Sau
(Dr. Antonio Torrelo Fernandez)

EE.CC "Subestudio de fase I/l para evaluar la seguridad y la eficacia de zilovertamab vedotina en participantes
pediatricos y adultos jévenes con neoplasias malignas hematolégicas o tumores sélidos" — (Dra. Alba Rubio San | Merck Sharp & Dohme De Espafia Sa
Simoén)

EE.CC "Biologial Medicine for Diffuse Intrinsic pontine Glioma (DIPG) Eradication" — (Dr. Alvaro Lassaletta Atienza) | Gustave Roussy

EE.CC "Eficacia y seguridad de la tirzepatida administrada una vez a la semana en comparacién con un placebo en
el tratamiento de la obesidad y enfermedades asociadas con el peso en adolescentes; estudio aleatorizado con
enmascaramiento doble y comparativo con un placebo (SURMOUNT-ADOLESCENTS-2) — (Dr. Gabriel A. Martos
Moreno)

Lilly, S.A.

EE.CC "Estudio de fase ll, aleatorizado y abierto para evaluar la eficacia, seguridad y farmacocinética (PK) de
cabozantinib (XL184) de mantenimiento mas el mejor tratamiento de apoyo (BSC) frente al BSC en nifios y
adolescentes y adultos jovenes (AYA) con osteosarcoma residual no resecable, ya sea en el momento del
diagndstico o en la primera recaida tras el tratamiento estandar" — (Dra. Alba Rubio San Simén)

Parexel Internacional Irl
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EE.CC: "Ensayo de fase | del inhibidor de la menina - ziftomenib en combinacidn con la quimioterapia para nifios | Princess Maxima Center for Pediatric
con leucemia aguda KMT2A-r/NUP98 - r/NPM1 en recaida refractaria" — (Dra. Alba Rubio San Siman) Oncology BV

®
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EE.CC "Estudio en fase I/1l de determinacién de la dosis y ampliacién de la dosis de Cobolimab en combinacién con
Dostarlimab en participantes pediatricos y adultos jovenes con tumores recién diagnosticados y | GlaxoSmithKline, S.A.
recidivantes/resistentes al tratamiento" — (Dra. Alba Rubio San Simén)

EE.CC "Estudio de fase lll, aleatorizado, doble ciego, de grupos paralelos y controlado con placebo para evaluar la
farmacocinética, farmacodinamia, eficacia y seguridad de anifrolumab intravenoso en participantes pediatricos de
entre 5y <18 afios de edad con lupus eritematoso sistémico activo de moderado a grave que reciben tratamiento
estandar de base" — (Dr. Daniel Clemente Garulo)

Parexel Internacional Irl

EE.CC "Estudio en fase Il, aleatorizado y abierto para evaluar Abemaciclib en combinacién con Temozolomida en
monoterapia en nifios y adultos jévenes con glioma de alto grado recién diagnosticado después de la radioterapia"- | Eli Lilly Cork Limited
(Dr. Alvaro Lassaletta Atienza)

EE.CC "Estudio en fase Ill, sin enmascaramiento y de un solo brazo para evaluar la seguridad, la tolerabilidad y la
farmacocinética de fenfluramina (clorhidrato) en lactantes de 1 afio a menos de 2 afios de edad con sindrome de | Ucb Biopharma Srl
Dravet" — (Dra. Elena Gonzalez Alguacil)

EE.CC "Ensayo clinico complejo abierto en pacientes pediatricos con LMA de novo recien diagnosticada" — (Dra. Ana | Princess Maxima Center for Pediatric
Isabel Benito Bernal) Oncology BV

Avda. Menéndez Pelayo, 65 — 28009 Madrid
Movil: 608 71 83 39 — email: fibhnjs@salud.madrid.org

126



Fundacidn para la Investigacién Biomédica Hospital Infantil Universitario
Hospital Infantil Universitario Nifio Jesus NINO JESUS

TITULO PROMOTOR

EE.CC "Ensayo clinico fase Ill, doble ciego, aleatorizado, controlado de no inferioridad, de la eficacia del salbutamol
en monoterapia comparado con salbutamol mas bromuro de ipratopio en el tratamiento de las crisis asmaticas
moderadas en los nifios en urgencias" — (Dr. Giuseppe Ecclesia)

®
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Fundacion para Investigacion Biomédica
Hospital Infantil Nifio Jesus

EE.CC.: Estudio Fase Il de tratamiento con dasatinib en nifios y adolescentes con leucemia mieloide crénica en fase
cronica, recién diagnosticada o con leucemias Ph+, con resistencia o intolerancia a imatinib. — (Dra. Alba Rubio San
Simodn)

Bristol-Myers Squibb International
Corporation

EE.CC "Estudio en fase Ill multicentrico, aleatorizado, doble ciego, de dosis fija, controlado con placebo para
examinar la eficacia y la seguridad del ZX008 en pacientes con sindrome por deficiencia de CDKL5 seguido de una | Zogenix International Ltd
extension abierta" — (Dr. Victor Soto Insuga)

EE.CC " Medidas de seguridad y terapéuticas de la estimulacidén con corriente continua catddica transcraneal (TDCS)

. . . . . , Ergomed Clinical Research Limited
en pacientes con epilepsia focal resistente al tratamiento" — (Dr. Victor Soto Insuga) &

E.O. : “Estudio prospectivo observacional de la expresién de ABCB1/P-glicoproteina como factor para la G Espafiol de | tigacion (GEIS)
i " . . o rupo Espaiol de Investigacion
estratificacion bioldgica del osteosarcoma no metastatico de las extremidades” — (Dra. Alba Rubio San Simén) P P g

E.O.: Un Registro no intervencionista a largo plazo para evaluar la seguridad y efectividad de HUMIRA®
(adalimumab) en pacientes pediatricos con enfermedad de Crohn (EdC) activa entre moderada y grave (CAPE)” — | AbbVie Deutschland GmbH
(Dra. Marta Velasco Rodriguez-Belvis)
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E.O.: Registro observacional, longitudinal, prospectivo, a largo plazo de pacientes con hipofosfatasia. — (Dr. Gabriel
A. Martos Moreno)

®
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Alexidon Pharmaceutical Inc

E.O. : "Estudio de resultados en Hunter —Seguimiento Internacional, multicéntrico, observacional y prolongado

. , . . . " . . L, Shire International GmbH
sobre pacientes con sindrome de Hunter (Mucopolisacaridosis de Tipo I)" — (Dr. Luis Gonzalez Gutiérrez-Solana)

E.O. : Registro longitudinal internacional de deficiencia de piruvato cinasa o piruvato quinasa. — (Dr. Julidn Sevilla

Agios Pharmaceuticals Inc
Navarro)

E.O. “Protocolo UMBRELA SIOP-RTSG 2016 - Investigacidon integrada y guias para diagndstico y terapia

. i o - ” . L Universitat des Saarlandes
estandarizados de tumores de rifién en nifios, adolescentes y adultos jovenes”. — (Dra. Alba Rubio San Simén)

E.O. "Estudio Postautorizacion: Entendiendo el tratamiento a largo plazo con Carbaglu para pacientes con acidemia

- . . . o ) Orphan E
organica: un enfoque de metodologia mixta de Tipo EPA-SP." — (Dra. Elvira Cafiedo Villarroya) fphan turope

E.O.: “International study of chronic myeloid leukemia (CML) treatment and outcomes in children and adolescents
- Estudio internacional del tratamiento y resultados de la leucemia mieloide crénica (LMC) en nifios y adolescentes
(I-CML-Ped Study). — (Dra. Alba Rubio San Simén)

Sociedad Espafiola de Hematologia vy
Oncologia Pediatrica

E.O. “Guia De Recomendaciones de la FSEHOP para El Tratamiento De La Leucemia Linfoblastica Aguda O | Sociedad Espafiola de Hematologia vy

Bifenotipica Del Lactante Menor De 1 Afio” — (Dra. Blanca Herrero Velasco) Oncologia Pediatrica
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infantil y adulta." — (Dra. Elena Sebastian Pérez)

Fundacion Sociedad Espafnola de
E.O.: "Survivorship Passport". — (Dra. Blanca Herrero Velasco) Hematologia 'y  Oncologia  Pediatrica
(FSEHOP)
E.O. titulado: "Memoria para el estudio de esplenomegalia y pacientes esplenectomizados no filiados en poblacién | Fundacién Espafiola de Hematologia vy

Hemoterapia

E.O.“Registro Internacional multicéntrico prospectivo, observacional y no intervencional de pacientes con
hipofosfatemia ligada a cromosoma X (XLH)”. — (Dra. Carmen de Lucas Collantes)

Kyowa Kirin Services Limited

E.O. " Marcadores genéticos transciptémicos y celulares de respuesta a terapia bioldgica en enfermedad
inflamatoria intestinal pediatrica." — (Da. Marta Velasco Rodriguez — Belvis)

Dr. Luis Andrés Pérez

Farmacia HGUGM)

Lépez (Servicio

E.O. Titulado: “iBFM AMBI2018 Childhood Ambiguous Leukemia Prospective Registry”. — (Dra. Marta Velasco
Rodriguez-Belvis)

BFM Study Group (representado por SEHOP)

E.O.: “Estudio Sobre El Impacto En El Prondstico Y La Calidad De Vida Del Diagndstico Anatomopatolégico
Centralizado De Sarcomas De Partes Blandas En El Estado Espafiol." — (Dr. David Azorin Cuadrillero)

Fundacion Universitari  Vall

d’Hebroén

Hospital

E.O. " Estudio fase | para evaluar la seguridad y respuesta clinica preliminar del uso de células madre mesenquimales
alogénicas de médula dsea en nifios y adolescentes con daino cerebral adquirido" — (Dra. Ruiz Falcé Rojas)

Fundacidn Investigacion Biomédica Hospital
Infantil Universitario Nifo Jesus
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E.O. : "Estudio observacional para evaluar la seguridad, tolerabilidad y la eficacia preliminar de Alocelyvir (células
mesenquimales alogénicas + ICOVIR-5) en nifios, adolescentes y adultos jévenes con glioma difuso de la
protuberancia (DIPG) de nuevo diagnostico en combinacién con radioterapia o meduloblastoma en
recaida/progresién en monoterapia" — (Dr. Alvaro Lassaletta Atienza)

Fundacidn Investigacion Biomédica Hospital
Infantil Universitario Nifo Jesus

E.O. .: "Far-RMS: An overarching study for children and adults with frontline and relapsed RhabdoMyoSarcoma” —
(Dr. David Ruano Dominguez)

Sociedad Espafiola de Hematologia vy
Oncologia Pediatrica (FSEHOP)

E.O. . "Combinacién De Alocelyvir Con Quimioterapia Y Radioterapia Para El Tratamiento De Nifios Y Adolescentes
Con Tumores Sdlidos Extra-Craneales En Recaida O Refractarios" — (Dra. Alba Rubio San Simdn)

Hospital Vall D'hebron

E.O. .: "Estudio observacional Postautorizacion REGISTRO ALERGODATA" — (Dra. Silvia Sdnchez Garcia)

Sociedad Espafiola de
Inmunologia clinica (SEAIC)

Alergologia e

E.O. "Estudio observacional y abierto en nifios y adolescentes con asma grave con fenotipo eosinofilico tratados
con mepolizumag" — (Dr. Alejandro Lopez Neyra)

Sociedad Espafiola de Neumologia Pediatrica
(representada por IQVIA)

E.O."Estudio LOGGIC Core Bioclinical Data Bank de tipo observacional sin medicamento" — (Dr. Alvaro Lassaletta
Atienza)

Sociedad Espafiola de Hematologia vy
Oncologia Pediatrica (FSEHOP)

E.O. "Exchange of Clinical Practice And Real-Life Treatment with Brivaracetam (EXPERICENCE) - (Dr. Victor Miguel
Soto Insuga / Dr. Juan Jose Garcia Pefias)

Ucb Biopharma Srl
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E.O. "Impacto del disbalance del metaboloma y microbiomas intestinales de receptores de trasplante | Fundacién Publica Andaluza Para La Gestidn
hematopoyético en el desarrollo de la enfermedad injerto contra huésped" (ALLOBOLOME) - (Dra. Marta Gonzélez | De La Investigacién En Salud De Sevilla
Vicent) (Fisevi)

®
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E.O. "Registro longitudinal internacional de deficiencia de piruvato cinasa:Resultados comunicados por los

. . . Agios Pharmaceuticals Inc
pacientes" — (Dr. Julidn Sevilla Navarro) &

E.O. "Evaluacién de la seguridad a largo plazo en los pacientes pediatricos con leucemia linfobldstica aguda (LLA)
de precursores B que han sido tratados con blinatumomab o quimioterapia, seguido de un trasplante" — (Dra. Alba | Amgen Inc
Rubio San Simdn)

E.O. "Estudio Postautorizacion de seguridad de pacientes pediatricos que inician el tratamiento con selumetinib:

. . . ;o < . Astrazeneca AB
estudio de cohortes prospectivo de varios paises" — (Dr. Alvaro Lassaletta Atienza)

E.O. "Estudio internacional, multicéntrico, Observacional para caracterizar las subpoblaciones clinicas de pacientes

. - . . Stalicla Sa
con trastorno del espectro autista" — (Dra. Silvia Gutiérrez Priego)

E.O. "Estudio "Endpoint Enabling Study in Cyclin-dependent kinase-like 5 Deficiency Disorder (CDD)" — (Dra. Elena

. Pharm-Olam International Lic
Gonzalez Alguacil)

E.O. "Retrospective study to describe the use od Dupilumab for Pediatric Atopic Dermatitis in Spain: Patient

profile,effectiveness and safety" — (Dr. Antonio Tdrrelo Fernandez) Sanofi Aventis Sau
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E.O. "Manejo del dolor Postoperatorio en Cirugia de Escoliosis Idiopatica del Adolescente" — (Dr. José Maria Ahijado
Agudo / Dra. Rosa Maria Egea Gamez)

Dr. José Maria Ahijado Agudo

E.O. "Real World Evidence en pacientes pediatricos con Enfermedad de Crohn activa - Estudio REDIVEC" — (Dra.
Marta Velasco Rodriguez-Belvis)

Outcomes’10 Slu

"E.O. "Analisis de la adecuacién del uso de la Profilaxis Antibidtica en procedimientos quirlrgicos realizados en
Espafia" — (Dra. Margarita Cuevas-Mons Vendrell)

Fundacion Espafiola Farmacia

E.O. "Estudio de cohortes, observacional, prospectivo y con enfoque en la lesidon hepatica inducida por farmacos
(LHIF), para evaluar la seguridad a largo plazo en los pacientes a quienes se les receto Epidyolex" — (Dr. Victor Soto
Insuga)

GW Pharma SL

E.O. " Protocolo piloto de estudio del tratamiento del Consorcio Alltogether para nifios y adultos jévenes (0-18
afios) con diagnostico reciente de leucemia linfoblastica (LLA)" — (Dra. Blanca Herrero Velasco)

Sociedad Espafiola de Hematologia vy
Oncologia Pediatrica (FSEHOP)

EO "Uso del Isavuconazole en Pediatria. Una alternativa atractiva para las infecciones fungicas invasivas" — (Dra.
Marta Taida Garcia Ascaso)

Fundacion Hospital Universitario Vall d

Hebron

E.O“SACHA: Acceso seguro a medicamentos innovadores para nifios, adolescentes y adultos jovenes con cancer "
— (Dra. Alba Rubio San Simédn)

Fundacion de la Sociedad Espainola de
Hematologia y Oncologia Pediatricas
(FSEHOP)
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E.O "Observacional muticentre RWE study to characterize neurofibromatosis type 1 (NF1) diagnosed pattients with
pelxiform neurofibromas (PN) in Spain - MULTYMATIN STUDY — (Dr. Alvaro Lassaletta Atienza)

Alexidon Pharmaceutical Inc

E.O "Estudio aleatorizado, doble ciego y controlado por placebo para evaluar el efecto modulador de un probiotico
sobre la microbiota intestinal de pacientes pediatricos con trastorno del espectro autista" — (Dra. Silvia Gutierrez
Priego)

Probisearch SLU

E.O "Efecto de la administracion de Nirsevimab sobre los episodios de bronquiolitis aguda atendidos en las
urgencias espafiolas" — (Dr. David Andina Martinez)

Fundacion para Investigacion Biomédica
Hospital Infantil Nifio Jesus

E.O: "Real Word Evidence Study on the epidemiology and disease management of TSC patients in Spain" — (Dra.
Veronica Cantarin Extremera)

Savana Research

E.O: Registro de Pacientes No Oncoldgicos en Tratamiento Inmunosupresor con Fiebre" — (Dr. José Antonio Alonso
Cadenas)

Fundacion para Investigacion Biomédica
Hospital Infantil Nifio Jesus

E.O "estudio prospectivo de observacion, multinacional y postautorizacion sobre la seguridad y eficacia de
VORAXAZE (glucarpidasa) en pacientes con eliminacion retardada del metotrexato o con resto de toxicidad por
metotrexato" — (Dra. Alba Rubio San Simén)

Protheric Medicines Development Limited

E.O "Determinacién de la eficacia de la monitorizacién remota en pacientes con diabetes en tratamiento con
insulina, mediante el software Caaring@" — (Dra. Patricia Enes Romero)

Persei Vivarium S|
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E.O "Estimulacion cerebral no invasiva, estimulaciéon magnética transcraneal repetitiva, indicaciones y protocolos | Fundacion para Investigacion Biomédica
terapéuticos en dafio cerebral en la poblacién infantil" — (Dr. David Mansilla Lozano / Dr. Manuel Lujan Bonete) Hospital Infantil Nifio Jesus

o
MEMORIA CIENTIFICA 2024 Qj FUNDACION PARA LA INVESTIGACION BIOMEDICA

E.O "Registro de pacientes tratados con Fintepla" — (Dr. Victor Soto Insuga) Zogenix International Ltd

E.O: SPECTA: Seleccién de pacientes con cancer para acceder de forma eficiente a ensayos clinicos "Screening

Cancer Patients For Efficient Clinical Trial Access". — (Dra. Alba Rubio San Simén) EORTC Aisbl/lvzw
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