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NOMBRE DEL PROYECTO: Biologia molecular y celular del sarcoma de
Ewing.

Este informe consta de 7 paginas y ha sido rellenado por personal del equipo
de investigacion.

Para contestar solo SI, NO o un ndmero, y en su caso comentarios. Son 5
tablas.

1. SOBRE LAS LINEAS DE INVESTIGACION

PREGUNTA NL;II\;II\IT(I;{O comentarios

Lineas de investigacién apoyadas por la APU 2
Lineas de investigacion que se han cerrado 0
por falta de fondos
Numero de Objetivos parciales concretos 2
para el afio de acuerdo a los convenios
Resultados obtenidos, tanto esperados como g|
no esperados
Numero de secuencias de genoma

. 23
estudiadas
¢, Se han obtenido conclusiones positivas? S|
En general, ¢esta satisfecho con la marcha S|
del proyecto?

Comentarios sobre las lineas de investigacion

1. Evaluacion de la respuesta a nuevos farmacos (gemcitabina, paclitaxel,
trabectedina, inhibidores de PARP); analisis de expresion de genes con
valor predictivo al tratamiento de induccion; creacién de un biobanco con
nuevos formatos de criopreservacion incluyendo modelos animales.
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2. Optimizacion preclinica de farmacos que puedan inhibir las vias
identificadas como relevantes en la biologia del sarcoma de Ewing. El
disefio del nuevo estudio de Fase Il para pacientes con recaida de
sarcoma de Ewing con nab-paclitaxel y gemcitabina dentro del grupo
GEIS esta en su fase final.
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2. SOBRE EL RECURSO ECONOMICO.

NUMERO

PREGUNTA SI/NO comentarios

Cantidad en euros donada por la APU al
proyecto
Cantidad utilizada en personal 50%
Cantidad utilizada en material 50%
¢ Tiene salida todo el recurso econémico? S|
¢ ES necesario mayor recurso? Sl
¢Mas recurso economico implicaria mejor S|
investigacion?
¢La investigacion deriva en mejores precios

: NO
en los tratamientos de los ensayos?
En general, ¢esté satisfecho con la cantidad S|

aportada por la APU al proyecto?

Comentarios sobre el recurso econémico

1. Se destina 50% de los recursos a la financiacion de un investigador
predoctoral y el 50% a la adquisicion de animales para la generacion de
los modelos de implante con muestras directamente de pacientes (PDX).
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3. SOBRE EL PERSONAL DE LOS EQUIPOS.

NUMERO .
PREGUNTA SI/NO Comentarios

¢ Es suficiente el personal actual que forma NO
el equipo?
¢Cuantas personas estdn contratadas 1
subvencionadas por la APU?
¢.Es necesario la renovacion/contratacion de S|
personal?
¢ Mas personal implica mejor investigacion? SI
Numero de cursos efectuados durante el 3
afno.
¢ Es necesaria la realizacion de cursos? SI
En general, ¢esté satisfecho con la cantidad

: Si
y calidad del personal del proyecto?

Comentarios sobre el personal.
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4. SOBRE LA UTILIZACION PRACTICA DE LOS ESTUDIOS.

PREGUNTA Nléll\;INEORO comentarios
Reclutamiento del
. . ensayo clinico Fase Il
NUmero de pacientes tratados 43 GEISy21 en sarcoma
de Ewing en 5 afos.
Incremento / decremento de pacientes
respecto al afio anterior
Elementos, pruebas o herramientas nuevas NO
para diagnostico
¢ Se obtienen mejoras en el diagndstico
NO
precoz de la enfermedad?
Inversibn necesaria para el diagndstico S|
individual
Variacion en el precio del diagndstico gracias NO
a la investigacion
Mejoras en tratamientos Sl
¢.Se han modificado tratamientos en base a S|
los resultados?
¢Han sido efectivos los cambios de )
tratamiento? ¢
¢, Se realizan ensayos clinicos? Sl
Incremento respecto al afio anterior
¢ Se ha incrementado la esperanza de vida S|
de los pacientes con este proyecto?
En general, ¢esta satisfecho con la utilidad S|
practica del proyecto?

C / Miguel Corral Aragdén n2 12, Portal G, 12D Colmenar Viejo 28770 Madrid
Teléfonos: 616283255 / 636947253 / 659403323
Correo electrénico: info@asociacionpablougarte.es - asociacionpablougarte@gmail.com

www.asociacionpablougarte.es



\v INDICADORES PARA SEGUIMIENTO ANUAL DE
O ACTIVIDADES DE EQUIPOS DE INVESTIGACION

PABLO UGARTE

Comentarios sobre la utilizaciéon préactica de los estudios.

. En Diciembre de 2014 ha finalizado el primer ensayo clinico multicéntrico para
la evaluacién de una nueva combinacion de tratamiento desarrollado en
nuestro centro (Mora J., 2009). Han participado hospitales de toda Espafia,
incluyendo centros de adultos. El ensayo ha sido financiado por la primera beca
FERO de oncologia traslacional y el ministerio de sanidad y consumo (FIS
2009. EudraCT: 2009-016027-62. PI: Jaume Mora. “Ensayo fase Il multicéntrico
de quimioterapia intensiva, cirugia y radioterapia en tumores de la familia del
sarcoma de Ewing en nifios y adultos jovenes”. 2010-2014). Se han reclutado
43 pacientes como estaba previsto. Se ha llevado a cabo dentro del consorcio
GEIS y liderado por nuestro centro. Nos ha permitido conocer mejor la realidad
de esta enfermedad huérfana a nivel del estado y la situacion de desamparo de
los adultos jovenes con enfermedades propias del desarrollo y tratados por
oncoélogos de adultos.
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5. SOBRE LOS RESULTADOS.

NUMERO .
PREGUNTA SI/NO comentarios

Numero de publicaciones editadas
Numero de articulos publicados 3
Relaciones con otros equipos nacionales o S|
internacionales
Patentes obtenidas
Criticas publicadas a los trabajos
En general, ¢esta satisfecho con los

Sl
resultados del proyecto?
¢Estaria dispuesto a compartir resultados
positivos que ayuden a nifios con otros S|
equipos de la APU con Ila debida
confidencialidad?

Comentarios sobre los resultados.

1. Brian D. Crompton, Chip Stewart, Amaro Taylor-Weiner, Gabriela Alexa, Kyle C. Kurek, Monica
L. Calicchio, Adam Kiezun, Scott L. Carter, Sachet A. Shukla, Swapnil S. Mehta, Aaron R.
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Angela Schwarz-Cruz y Celis, Miguel N. Rivera, Carlos Rodriguez-Galindo, Mark D. Fleming,
Todd R. Golub, Gad Getz, Jaume Mora, and Kimberly Stegmaier. The Genomic Landscape of
Pediatric Ewing Sarcoma. Cancer Discovery November 2014 4:1326-1341.

2. Huertas-Martinez J, Rello-Varona S, Barrau |, Herrero-Martin D, Garcia-Monclus S, Sainz-
Jaspeado M, Lagares-Tena L, NGfiez-Alvarez Y, Mateo-Lozano S, Mora J, Roma J, Toran N,
Moran S, Lopez-Alemany R, Gallego S, Esteller M, Peinado MA, Garcia del Muro X and Tirado
OM. Caveolin-1 is down-regulated in alveolar rhabdomyosarcomas and negatively regulates
tumor growth. Oncotarget. 2014 Aug 27.

3. Marques Howarth M, Simpson D, Ngok PS, Nieves B, Chen R, Siprashvili Z, Vaka D, Breese M,
Crompton BD, Alexe G, Hawkins D, Jacobson D, Brunner A, West R, Mora J, Stegmaier K,
Khavari P, and Sweet-Cordero EA. The long non-coding RNA Inc277 mediates gene repression
and oncogenesis in Ewing sarcoma. The Journal of Clinical Investigation. 2014 Dec
1;124(12):5275-90. doi: 10.1172/JCI72124.
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