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éQué es vamorolona y para qué se utiliza?

Agamree® es el nombre comercial de un medicamento cuyo principio activo es vamorolona. El
titular de la autorizacion de comercializacidon en la Union Europea es SANTHERA
PHARMACEUTICALS GMBH. En Espafa, el laboratorio ofertante es SANTHERA
PHARMACEUTICALS, S.L.U.

Agamree® es un medicamento que se utiliza para tratar la distrofia muscular de Duchenne en
pacientes a partir de 2 afios de edad.

La distrofia muscular de Duchenne es una enfermedad genética que causa gradualmente
debilidad y pérdida de la funcion muscular.

La distrofia muscular de Duchenne es una enfermedad rara, y Agamree® fue designado
«medicamento huérfano» (un medicamento utilizado en enfermedades raras) el 22 de agosto
de 2014.

éComo funciona vamorolona?

El principio activo de Agamree®, la vamorolona, es un corticosteroide modificado y reduce la
inflamacion al bloquear la produccion de ciertas sustancias inflamatorias llamadas citocinas.

No se conoce bien la forma en que actla en los pacientes con distrofia muscular de Duchenne.

Informacion basica sobre la autorizacion

Agamree® estd autorizado por un procedimiento centralizado, es decir, tiene una autorizacion
valida concedida el 14 de diciembre de 2023 para toda la Unidon Europea por la Comision
Europea tras la opinidn favorable del Comité de Medicamentos de Uso Humano (CHMP) de la
Agencia Europea de Medicamentos (EMA) 1.

En un estudio principal se demostré que Agamree® era mas eficaz que el placebo en el
tratamiento de la distrofia muscular de Duchenne en pacientes de entre 4 y menos de 7 afios
de edad que podian caminar. En el estudio, en el que participaron 121 pacientes, se examino
la velocidad de TTSTAND (tiempo en ponerse de pie), que es la velocidad a la que una persona
se pone de pie desde una posicidon tumbada.

Después de 24 semanas de tratamiento, la velocidad media de TTSTAND aumenté de 0,19 a
0,24 subidas por segundo en los pacientes que tomaron Agamree®, mientras que disminuyd

! Puede consultar la informacién en el siguiente enlace:
https://www.ema.europa.eu/es/documents/overview/agamree-epar-medicine-overview_es.pdf
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ligeramente de 0,20 a 0,19 subidas por segundo en los que recibieron placebo. Este efecto se
mantuvo hasta la semana 48.

Ademas, un estudio en el que participaron 20 nifos de entre 2 y menos de 4 afios que no
habian recibido corticosteroides previamente demostré que Agamree actla de forma similar a
como lo hace en nifios ligeramente mayores (de entre 4 y 6 afos de edad). El estudio también
demostrdé que Agamree® mejord la capacidad de movimiento de los nifios, observandose una
mejoria mas marcada a dosis mas elevadas. Sin embargo, en el estudio no se compard
Agamree® con otro tratamiento ni con un placebo.

Los datos disponibles respaldan el uso de Agamree® en pacientes de entre 2 y menos de 7
afios de edad con el fin de mejorar su capacidad de moverse. Dado que la vamorolona funciona
de la misma manera que los corticosteroides utilizados actualmente, la Agencia llegé a la
conclusion de que también puede utilizarse en pacientes de mas edad.

En términos de seguridad, Agamree® presenta buenos resultados en la comparacion con los
corticosteroides convencionales y no causa algunos de los efectos adversos que provocan estos
(como los efectos sobre los huesos y el crecimiento).

Por lo tanto, la Agencia Europea de Medicamentos decididé que los beneficios de Agamree® son
mayores que sus riesgos y recomendo autorizar su uso en la UE.

Conclusiones de la evaluacion comparada de Agamree®

La Agencia Espafiola de Medicamentos y Productos Sanitarios (AEMPS) ha publicado el Informe
de Posicionamiento Terapéutico (IPT) de Agamree®2, Se considera que la vamorolona podria
considerase una alternativa terapéutica a los corticoides en pacientes con DMD que mantengan
la capacidad de deambulacion al inicio del tratamiento, especialmente cuando los corticoides
no puedan seguir utilizdndose por toxicidad inasumible, si bien estos tienen una mayor
experiencia de uso. Debera prestarse especial atencion en los pacientes con cardiomiopatia
sintomatica, ya que sobre este grupo no se han realizado estudios.

La eficacia de vamorolona se evalud en el estudio VBP15-004, un ensayo clinico en fase 2b,
aleatorizado, doble ciego, con grupos paralelos, controlado con placebo y con un control activo,
disefiado para evaluar la eficacia y seguridad de vamorolona en nifios ambulantes con DMD.
Const6 de dos periodos de 24 semanas cada uno: en el primero los pacientes fueron asignados
aleatoriamente a uno de cuatro grupos (vamorolona 2 mg/kg o 6 mg/kg, placebo o prednisona
0,75 mg/kg/dia); En el segundo, todos recibieron vamorolona 2 o 6 mg/kg durante 20
semanas. El objetivo principal fue comparar la eficacia de vamorolona diaria 6 mg/kg durante
24 semanas frente a placebo en nifios ambulantes de 4 a <7 afios con DMD.

En el periodo 1, la variable primaria de medida de eficacia fue el cambio entre la situacién
basal y la semana 24 en la velocidad de la prueba cronometrada de levantarse del suelo
(TTSTAND). Las variables secundarias clave fueron 6MWT y velocidad en la prueba TTRW y las
variables exploratorias velocidad en la prueba TTCLIMB y NSAA. El estudio no se disend para
mantener la tasa de error global de tipo I para las comparaciones de cada grupo de vamorolona
frente a la prednisona, por lo que los resultados se presentan como una evaluacién global de
las diferencias de tratamiento entre las variables, expresadas en un cambio porcentual
respecto a la situacion basal con intervalos de confianza del 95% para estos criterios de
valoracién. En el caso de vamorolona 6 mg/kg/dia, se observaron mejoras en todas las
variables de eficacia motora durante el periodo 1 y se mantuvieron durante el periodo 2 del
estudio. Sin embargo, estas mismas variables medidas tras administrar vamorolona a 2

2 Puede consultar la informacién en el siguiente enlace:
https://www.aemps.gob.es/medicamentosUsoHumano/informesPublicos/docs/2025/IPT-355-Agamree-
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mg/kg/dia no fueron consistentes en la semana 48. Los pacientes que cambiaron durante el
crossover de prednisona 0,75 mg/kg/dia en el periodo 1 a vamorolona 6 mg/kg/dia en el
periodo 2 mantuvieron el beneficio en todas las variables de eficacia motora. Sin embargo, en
los pacientes que cambiaron a vamorolona 2 mg/kg/dia el beneficio en las variables de
velocidad en las pruebas TTRW y TTCLIMB no se mantuvo.

El estudio de seguridad de vamorolona se realiz6 en base a varios estudios clinicos de fase
2a/b, un estudio controlado aleatorizado con una extensidn no controlada (VBP15-004), y tres
estudios abiertos no controlados (VBP15-002, VBP15- 003, y VBP15-LTE). En el grupo 3, 2 de
164 sujetos tratados con vamorolona tuvieron un TEAE que llevé a la discontinuacién del
medicamento del estudio. Los efectos adversos mas relevantes asociados con el uso de
vamorolona incluyen sintomas del sindrome de Cushing, aumento de peso, irritabilidad,
vémitos y supresion del eje hipotalamohipofisario-suprarrenal. Los sintomas del sindrome de
Cushing, que incluyen caracteristicas como "cara de luna llena", fueron notificados con una
frecuencia del 28,6% en pacientes tratados con 6 mg/kg/dia de vamorolona, siendo mas
comunes en los primeros seis meses de tratamiento. Este efecto es dosis-dependiente y se
observé con menor frecuencia en el grupo de 2 mg/kg/dia (6,7%).

Actualmente, los glucocorticoides prednisona y deflazacort son los tratamientos mas utilizados
para la DMD, aunque no estan autorizados especificamente para esta indicacién en Europa.
Aunque en el estudio VBP15-004 se compard directamente el tratamiento con vamorolona
frente a prednisona, los valores de p son nominales ya que no fue posible realizar pruebas
estadisticas formales frente a prednisona al no cumplirse el orden jerarquico de pruebas
preespecificado. Se compar6 vamorolona administrada por via oral a dosis diarias de 2 mg/kg
y 6 mg/kg durante un periodo de tratamiento de 24 semanas frente a 0,75 mg/kg de
prednisona diaria en nifios ambulantes de 4 a <7 afios con DMD. Sobre la base de las
evaluaciones globales, las mejoras en la funcidn motora con vamorolona 6 mg/kg fueron en
general similares a las observadas con prednisona en la semana 24, excepto para la 6MWT y
la puntuacion NSAA para la que prednisona proporciond resultados numéricamente superiores.
Al inicio, la distancia recorrida en el 6BMWT era menor y el NSAA mas bajo en el grupo de
vamorolona 6mg/kg/dia en comparacion con el de prednisona. Sin embargo, a pesar de estas
diferencias iniciales frente a vamorolona 6 mg/kg/dia, no se encontraron diferencias
estadisticamente significativas entre prednisona y vamorolona 6 mg/kg/dia en el estudio
VISION-DMD.

Vamorolona parece aportar una mejora en el perfil de seguridad éseo y de crecimiento de los
pacientes con DMD en relacion con los glucocorticoides, aunque esta por definir la relevancia
clinica de estos hallazgos. Sin embargo, su perfil de eficacia es similar a los corticoides, a falta
de confirmacion con estudios posteriores en los que se realice una comparacion directa con
poder estadistico.

Decision de la Comision Interministerial de Precios de los
Medicamentos

La Comision Interministerial de Precios de los Medicamentos, en su sesidon de 25 de febrero de
2026, acordd proponer a la Direccion General de Cartera Comun de Servicios del SNS y
Farmacia la inclusion en la prestacion farmacéutica del SNS de este medicamento y su
financiacion para tratar la distrofia muscular de Duchenne en pacientes a partir de 4 afios de
edad.

Posteriormente, la Comisién Interministerial de Precios de los Medicamentos, en su sesién de
23 de septiembre de 2026, acord6 proponer a la Direccién General de Cartera Comun de
Servicios del SNS y Farmacia la inclusién de la nueva indicacién (extension de la indicacién),
esto es, para el tratamiento de la distrofia muscular de Duchenne (DMD) en pacientes de entre
2 y < 4 afios, en la prestacidon farmacéutica del SNS.




Informacion especifica sobre restricciones o condiciones de
financiacion especiales

En el SNS su financiacion se restringe teniendo en cuenta los siguientes criterios:

Criterios de Inicio:

1. La inclusién de Agamree® (vamorolona) en la prestacién farmacéutica del
Sistema Nacional de Salud queda restringida a una segunda linea para los
pacientes con diagnostico de distrofia muscular de Duchenne (DMD)
confirmada mediante prueba genética, de 2 afios o mas, que hayan estado en
tratamiento previo con glucocorticoides y que necesiten que se les reduzca la
dosis mas de un 30% (deflazacort, dosis media por debajo de 0,63 mg/kg/dia)
o se interrumpa el tratamiento, debido a efectos adversos.

Criterios de Discontinuacion:

El tratamiento con Agamree® debe suspenderse si se cumple alguno de los siguientes
supuestos:

1. Sino se cumplen criterios objetivos de seguridad ésea. Se entiende que no se
cumplen estos criterios si, tras los primeros 24 meses de tratamiento con
vamorolona, en cualquier periodo anual de evaluacidn posterior se produce un
cambio de > 3 puntos de IDE (indice de deformidad espinal) confirmado por
referencia a una radiografia lateral de la columna vertebral realizada al inicio
de cada periodo de evaluacidn de 12 meses. A estos efectos no se consideraran
las fracturas vertebrales causadas por traumatismo.

2. En caso de toxicidad inasumible.

3. Cuando el paciente requiera ventilacidén asistida permanente.

En cuanto al modelo de financiacion de Agamree®, se ha establecido un periodo de adquisicion
de envases sin coste desde la inclusion en el Nomenclator del medicamento y su puesta en el
mercado hasta el 30 de junio de 2026, seguido de un acuerdo de techo maximo de gasto de 3
afos de duracidn para todo el Sistema Nacional de Salud (incluidas las Mutualidades: MUFACE,
MUGEJU e ISFAS, asi como Sanidad Penitenciaria) a contar desde el 1 de julio de 2026.

Asimismo, se ha acordado la devolucidon del diferencial entre el precio del medicamento
suministrado a través de la aplicacién de Medicamentos en Situaciones Especiales de la AEMPS
y el precio financiado. El periodo aplicable a esta devolucion es el trascurrido desde la Solicitud
Inclusion en la Prestacion Farmacéutica del Sistema Nacional de Salud de parte y el dia de alta
del farmaco en el Nomenclator de facturacién del SNS.

Mas informacion

La situacién de financiacion de los medicamentos puede consultarse a través del buscador
BIFIMED, accesible a través de la pagina del Ministerio de Sanidad, en el siguiente link:

https://www.sanidad.gob.es/profesionales/medicamentos.do

La busqueda puede realizarse por principio activo, nombre del medicamento o cédigo nacional.

Una vez se accede al medicamento en cuestidn en el apartado “Mas informacién” aparecen las
indicaciones que estan financiadas, las que no lo estan, asi como la fecha de alta en la
financiacion, entre otros.
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