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C O N G R E S O  D E  L A  E H A  2 0 2 6   ·   S E S I Ó N  F O R M A T I V A  S 1 0 3  

LMC: persistencia de las células madre, 
vigilancia inmunitaria y elección del 
tratamiento 

Notas resumidas para los defensores de los pacientes con LMC 

Moderadora:  Katerina Machova Polakova 
Ponentes:  Prof. Mirle Schemionek-Reinders (Aquisgrán) · Prof. Satu Mustjoki (Helsinki) · Dra. Delphine Réa 
(París) 
Tres ponencias sobre por qué persiste la enfermedad y cómo los pacientes podrían alcanzar una remisión sin 
tratamiento. 

Resumen de la sesión 

La presidenta abrió la sesión señalando que la LMC es hoy en día una enfermedad que se 

trata bien y que ofrece excelentes resultados para la mayoría de los pacientes, pero que aún 

quedan cuestiones importantes por resolver. La cuestión central que se abordó a lo largo de 

la sesión fue que, cuando se interrumpe el tratamiento, solo alrededor de la mitad de los 

pacientes aptos permanecen en remisión, mientras que la otra mitad sufre una recaída. Las 

tres ponencias abordaron este tema desde diferentes ángulos: el entorno de la médula ósea 

en el que persiste la enfermedad, el papel del sistema inmunitario y la elección del 

tratamiento en el momento del diagnóstico. 

 

 

Hitos en el tratamiento de la LMC, desde el cromosoma Filadelfia (1960) hasta el imatinib (2001) y la remisión 
sin tratamiento: una diapositiva mostrada durante la sesión para enmarcar el debate. 

Nota sobre la terminología 

BCR::ABL1 El único gen defectuoso que provoca la LMC, a veces 
descrito como el motor de la enfermedad. 
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TKI Los comprimidos dirigidos que se utilizan para tratar la 
LMC. Controlan bien la enfermedad, pero no siempre 
eliminan todas las células. 

Respuesta molecular 
profunda 

Cuando la leucemia se ha reducido hasta tal punto que las 
pruebas sensibles apenas pueden detectarla. 

Remisión sin 
tratamiento 

Mantenerse bien tras dejar de tomar los comprimidos. Se 
abrevia como TFR. 

Células madre 
leucémicas 

Un pequeño reservorio de células leucémicas que pueden 
sobrevivir al tratamiento y que más adelante podrían 
reactivar la enfermedad. 

El nicho El entorno de la médula ósea donde viven las células 
sanguíneas y las células leucémicas supervivientes. 

P R I M E R A  M A N I F E S T A C I Ó N  

La interacción entre la LMC y el nicho 

Prof. Mirle Schemionek-Reinders ·  Alemania 

La profesora Schemionek-Reinders habló sobre por qué algunas células leucémicas 

persisten incluso después de que el tratamiento haya producido una respuesta profunda. 

Explicó que sobrevive una pequeña población de células madre leucémicas y que estas 

células son la razón por la que, por lo general, el tratamiento no puede interrumpirse sin 

más. 

La idea principal de la profesora Schemionek-Reinders fue que su supervivencia no 

depende solo de las propias células, sino también de su entorno en la médula ósea, 

denominado «nicho». La LMC altera este entorno, aumentando la inflamación y 

modificando el tejido de soporte para que proteja a las células supervivientes. 

La profesora Schemionek-Reinders presentó trabajos de laboratorio que demostraban que 

actuar sobre estas vías inflamatorias, además del tratamiento estándar, reducía el número 

de células supervivientes y profundizaba la respuesta, y los primeros datos clínicos 

apuntaban en la misma dirección. La profesora Schemionek-Reinders concluyó que es 

posible que los tratamientos futuros deban abordar el entorno de la médula ósea, y no solo 

la propia célula leucémica. 
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Los niveles de leucemia descienden drásticamente con el tratamiento y se mantienen bajos; tras suspender la 
medicación, algunos pacientes permanecen en remisión (TFR), mientras que otros sufren una recaída (fracaso 

de la TFR). De la presentación de la profesora Schemionek-Reinders. 

S E G U N D A  P R E S E N T A C I Ó N  

Vigilancia inmunitaria y remisión sin tratamiento 

Prof. Satu Mustjoki · Helsinki, Finlandia 

La profesora Mustjoki examinó el papel del sistema inmunitario en el control de la LMC. 

Señaló que, en el momento del diagnóstico, la enfermedad suprime el sistema inmunitario y 

que la función inmunitaria se recupera durante el tratamiento. 

Se centró en las células asesinas naturales (NK), un tipo de célula inmunitaria que 

destruye las células anormales. Los pacientes que lograron interrumpir el tratamiento con 

éxito tendían a tener células NK más activas, mientras que aquellos que recayeron 

mostraban más señales inhibidoras, o de desactivación. La composición de las células 

inmunitarias de un paciente, y cómo cambiaba durante el tratamiento, se asoció con la 

posibilidad de que pudieran interrumpir el tratamiento. 
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Una célula asesina natural (NK) que reconoce y destruye una célula cancerosa: parte del sistema de vigilancia 
del propio organismo contra la leucemia. De la presentación de la profesora Mustjoki. 

La profesora repasó los primeros intentos de mejorar la remisión sin tratamiento mediante 

el fortalecimiento del sistema inmunitario, incluida la administración de interferón tras 

interrumpir el tratamiento; el beneficio observado hasta ahora es escaso. Su conclusión fue 

que contribuyen tanto la respuesta inmunitaria innata como la adaptativa, que las células 

NK parecen especialmente relevantes y que se necesita más investigación antes de que esto 

pueda orientar la práctica clínica diaria. 

T E R C E R A  P R E S E N T A C I Ó N  

Elegir con acierto entre las diferentes opciones 
terapéuticas 

Dra. Delphine Réa · París, Francia 

La Dra. Réa abordó cómo debe seleccionarse el tratamiento para cada paciente en 

particular. Hizo hincapié en que, aunque la LMC está determinada por un único gen, los 

pacientes difieren considerablemente en cuanto a edad, síntomas, otras afecciones de salud 

y características de la enfermedad, por lo que el tratamiento debe adaptarse a cada persona. 

Repasó los fármacos disponibles, desde el imatinib (el primer comprimido dirigido) hasta 

los fármacos de segunda generación más potentes, pasando por el asciminib, que actúa de 

forma diferente. Presentó datos de ensayos clínicos en los que el asciminib obtuvo 

resultados al menos tan buenos como los fármacos más antiguos en el control de la 

enfermedad, con alrededor del 97-99 % de los pacientes sin progresión a los tres años, y se 

asoció a menos efectos secundarios molestos. También mostró un caso en el que el 

crecimiento de un niño, que se había ralentizado con el tratamiento anterior, mejoró tras 

cambiar a asciminib. 
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Gemelas idénticas: una con LMC y otra sin ella. El crecimiento de la gemela tratada, que se había ralentizado 
con los fármacos anteriores, se recuperó tras cambiar a asciminib. De la presentación de la Dra. Réa. 

Su principal conclusión práctica fue que la elección del primer tratamiento tiene 

consecuencias a largo plazo: afecta al grado de respuesta, a la tolerancia al tratamiento y a 

la probabilidad de poder interrumpirlo más adelante. Cuando el objetivo es la remisión sin 

tratamiento, señaló que un fármaco más potente y una respuesta profunda temprana 

ofrecen las mejores posibilidades de alcanzarla. 

E N  R E S U M E N  

Puntos clave para los defensores de los pacientes 

A lo largo de las tres presentaciones surgió un tema común: el campo está orientándose 

cada vez más hacia la cura en lugar del tratamiento de por vida. Destacaron algunos puntos 

relevantes para los pacientes y los defensores de sus derechos. 

— La remisión sin tratamiento se está convirtiendo en un objetivo explícito del 
tratamiento, y no solo en un resultado ocasional para algunos pacientes. 

— La primera decisión terapéutica es una decisión a largo plazo. Merece la pena abordar 

desde el principio la profundidad de la respuesta, la tolerancia al fármaco y el deseo del 
paciente de interrumpir el tratamiento algún día. 

— Los próximos avances podrían provenir del entorno de la médula ósea y del sistema 
inmunitario, y no solo de fármacos que actúen directamente sobre las células 
leucémicas. 
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C O N G R E S O  D E  L A  E H A  2 0 2 6   ·   G R U P O  D E  T R A B A J O  
E S P E C I A L I Z A D O  E N  L M C  

LMC en fase blástica: evidencia del mundo real, 
riesgo genético y modelos de laboratorio 

Notas resumidas para los defensores de los pacientes con LMC 

Presidente:  Andreas Hochhaus (vicepresidente del Grupo de Trabajo, en sustitución de Jane Apperley) 
Ponentes:  Dra. Kendra Sweet (Moffitt Cancer Center) · Thomas Ernst · Adam Láznička (Instituto de 
Hematología, Praga) 
Tres ponencias sobre la fase blástica, la forma avanzada y más difícil de tratar de la LMC. 

Resumen de la sesión 

Esta sesión fue organizada por el Grupo de Trabajo Especializado en LMC y presidida por 

Andreas Hochhaus, en sustitución de la presidenta del grupo, Jane Apperley. Se centró en 

la LMC en fase blástica —también denominada crisis blástica—, el estadio avanzado en el 

que la LMC se transforma en una leucemia aguda de crecimiento rápido. El punto de 

partida fue contundente: mientras que la LMC en fase crónica está hoy en día muy bien 

controlada, la fase blástica sigue siendo poco frecuente, agresiva y difícil de tratar, con una 

supervivencia que aún se mide en un par de años. Las tres ponencias abordaron el 

problema desde perspectivas complementarias: lo que revelan las grandes bases de datos de 

pacientes del mundo real, cómo las pruebas genéticas pueden detectar el riesgo de forma 

precoz y cómo los modelos de laboratorio pueden ayudar a elegir el tratamiento. 

 

 

Supervivencia en la LMC en fase crónica (izquierda, alrededor del 94-95 % de supervivientes a los ocho años) 
en comparación con la crisis blástica (derecha, supervivencia media inferior a dos años): una diapositiva 

mostrada durante la sesión para contextualizar por qué la fase blástica es el principal reto. 

Nota sobre la terminología 
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Fase blástica / crisis 
blástica 

Etapa avanzada en la que la LMC se transforma en una 
leucemia aguda de crecimiento rápido. Es la fase más difícil 
de tratar. 

Fase crónica La fase inicial y estable de la LMC, que actualmente suele 
controlarse bien con comprimidos. 

Registro Una gran base de datos que recopila los historiales de 
numerosos pacientes reales de distintos hospitales, utilizada 
para conocer lo que ocurre en la práctica clínica diaria. 

Trasplante de células 
madre 

Trasplante de células hematopoyéticas de un donante 
(alloSCT); actualmente, la principal vía para lograr un 
control a largo plazo en la fase blástica. 

Mieloide / linfoide Las dos familias principales de células sanguíneas a las que 
puede asemejarse la leucemia; esto influye tanto en el 
tratamiento como en el pronóstico. 

Mutaciones / 
alteraciones 
cromosómicas 

Defectos en el material genético de la célula que pueden 
hacer que la LMC sea más agresiva y más difícil de tratar. 

Modelo PDX Xenotrasplante derivado del paciente: células leucémicas 
del propio paciente cultivadas en ratones, que se utilizan 
para comprobar qué fármacos son eficaces antes de 
probarlos en el paciente. 

P R I M E R A  M A N I F E S T A C I Ó N  

LMC en fase blástica: lecciones de los registros del mundo 
real 

Dra. Kendra Sweet ·  Moffitt Cancer Center, EE. UU. 

La Dra. Sweet se basó en tres grandes registros internacionales —recopilaciones de 

historiales clínicos reales de pacientes— para describir cómo se comporta la LMC en fase 

blástica y qué tratamientos resultan eficaces. Comenzó reconociendo que, a pesar de los 

modernos comprimidos, la supervivencia en la fase blástica sigue siendo baja y no existe un 

único tratamiento consensuado como el mejor. 

Explicó las opciones disponibles: comprimidos dirigidos (TKI) solos o combinados con 

quimioterapia u otros fármacos y, lo que es más importante, un trasplante de células madre 

de un donante. La elección adecuada depende de cada caso concreto: el tipo de leucemia 

(mieloide o linfoide), si la fase blástica apareció desde el principio o se desarrolló más tarde, 

la presencia de mutaciones de resistencia, el tratamiento previo y si el paciente está en 

condiciones de someterse a un tratamiento intensivo o a un trasplante. 
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Las principales opciones de tratamiento para la LMC en fase blástica y los factores del paciente que orientan la 
elección. De la presentación de la Dra. Sweet. 

En todos los registros se extrajeron varias conclusiones comunes. Los resultados fueron 

mejores para el tipo linfoide que para el mieloide. Volver a controlar la enfermedad (una 

«segunda fase crónica») y proceder después a un trasplante ofrecía las mejores 

posibilidades de una supervivencia más prolongada. Ninguna combinación concreta de 

quimioterapia destacó como claramente superior. Una sencilla puntuación de riesgo que ya 

se utiliza en el momento del diagnóstico (la puntuación ELTS) seguía ayudando a predecir 

los resultados incluso en la fase blástica, y el grupo ha desarrollado y validado una 

puntuación de riesgo específica para la fase blástica. 

Su mensaje general fue sobrio: la supervivencia sigue siendo baja, la enfermedad varía 

mucho de un paciente a otro y, para lograr avances reales, será necesario que los hospitales 

pongan en común sus datos y realicen ensayos clínicos de forma conjunta. 

S E G U N D A  P R E S E N T A C I Ó N  

Cambios genéticos que predicen la crisis blástica 

Thomas Ernst 

Thomas Ernst examinó cómo los cambios genéticos pueden ayudar a predecir qué pacientes 

corren el riesgo de progresar a la crisis blástica. Señaló que las puntuaciones de riesgo 

estándar, basadas en medidas clínicas sencillas como la edad y el tamaño del bazo, no 

reflejan la complejidad genética subyacente de la enfermedad. 
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Dos vías hacia la LMC y su progresión: el gen de la LMC puede aparecer primero en una célula normal, o bien 
pueden existir ya mutaciones de fondo relacionadas con la edad. Posteriormente, otros cambios genéticos 

pueden llevar a la enfermedad a la fase blástica. De la presentación de Thomas Ernst. 

Describió dos vías por las que puede desarrollarse la crisis blástica: en algunos pacientes, el 

gen de la LMC aparece primero y, con el tiempo, se acumulan más alteraciones genéticas; 

en otros, las mutaciones de fondo relacionadas con la edad ya están presentes antes de que 

surja la LMC. También mostró que el número de mutaciones que presenta una persona 

aumenta de forma constante con la edad, lo que puede explicar en parte por qué los 

resultados difieren entre los pacientes. 

Ciertos cambios indican un mayor riesgo: anomalías cromosómicas concretas y mutaciones 

en genes como ASXL1, TP53 y RUNX1. Las mutaciones en ASXL1, por ejemplo, se 

asociaron a una menor probabilidad de alcanzar una buena respuesta al tratamiento. Su 

conclusión fue que las pruebas genéticas en el momento del diagnóstico podrían ayudar a 

identificar precozmente a los pacientes de alto riesgo y orientar un tratamiento más 

personalizado. 

T E R C E R A  P R E S E N T A C I Ó N  

Modelos de laboratorio para orientar el tratamiento 

Adam Láznička · Instituto de Hematología y Transfusión Sanguínea, Praga 

Adam Láznička abordó un problema muy práctico: cómo elegir el tratamiento cuando cada 

paciente con crisis blástica es diferente. Ilustró lo variada que es la enfermedad: la 

combinación de tan solo unas pocas características ya da lugar a decenas de miles de 

perfiles de pacientes posibles, y a muchos más cuando se añaden detalles más precisos. 
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Por qué la crisis blástica es tan difícil de tratar: un solo paciente presenta numerosas características que se 
solapan —mutaciones, alteraciones cromosómicas, tipo de leucemia e historial terapéutico— que se combinan 

para dar lugar a decenas de miles de perfiles distintos. De la presentación del Sr. Láznička. 

Para abordar esto, su grupo cultiva en el laboratorio las propias células leucémicas de cada 

paciente —incluso en ratones (los modelos «PDX»)—, que reproducen fielmente la 

enfermedad de ese individuo y pueden utilizarse para probar combinaciones de fármacos 

antes de aplicarlas al paciente. En varios de estos modelos, una combinación de fármacos 

dirigidos junto con venetoclax (un fármaco que ayuda a que las células leucémicas mueran) 

obtuvo buenos resultados de forma sistemática, incluso en casos de enfermedad altamente 

resistente. 

Ilustró este enfoque con el caso de un paciente cuya enfermedad agresiva respondió 

durante un tiempo a una combinación personalizada, pero que rechazó un trasplante y, 

finalmente, sufrió una recaída —un recordatorio aleccionador de lo difícil que sigue siendo 

la crisis blástica—. Su conclusión fue que estos modelos pueden ayudar a personalizar el 

tratamiento, pero que aún se necesitan ensayos clínicos para confirmar las mejores 

combinaciones. 

E N  R E S U M E N  

Aspectos relevantes para los defensores de los pacientes 

A lo largo de las tres ponencias surgió un mensaje común: la LMC en fase blástica es poco 

frecuente, compleja y sigue teniendo un pronóstico desfavorable, y solo trabajando juntos 

se lograrán avances significativos. Destacaron algunos puntos de especial relevancia para 

los pacientes y los defensores de sus derechos. 

— La fase blástica es donde se encuentra actualmente la mayor necesidad no cubierta en 
la LMC. La supervivencia sigue siendo baja, en contraste con los muy buenos 
resultados que se obtienen en la fase crónica. 
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— Para los pacientes que cumplen los criterios, volver a controlar la enfermedad y, a 
continuación, someterse a un trasplante de células madre de un donante ofrece 
actualmente la mejor oportunidad de una supervivencia más prolongada. 

— Las pruebas genéticas en el momento del diagnóstico se están generalizando, con el fin 
de identificar precozmente a los pacientes de alto riesgo y ayudar a orientar el 
tratamiento. 

— El progreso depende de que los hospitales compartan datos a través de registros y 

realicen ensayos clínicos de forma conjunta, incluyendo la evaluación de las 
combinaciones de fármacos que están surgiendo actualmente a partir de modelos de 
laboratorio. 
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C O N G R E S O  D E  L A  E H A  2 0 2 6   ·   L E U C E M I A  M I E L O I D E  C R Ó N I C A  
( C L Í N I C A )  

Nuevos resultados de ensayos clínicos 
sobre la LMC 

Notas resumidas para los defensores de los pacientes con LMC: cinco ponencias de la 
sesión clínica 

Moderadores:  Tim Henrik Brümmendorf · Delphine Réa 
Ponentes:  Timothy Hughes · Gonzalo Carreño Gómez-Tarragona · Susanne Saussele · Jay Yang · Dennis Kim 
Cinco ensayos, todos ellos orientados a lograr respuestas más profundas y una remisión sin tratamiento. 

Resumen de la sesión 

Esta sesión, presidida por Tim Henrik Brümmendorf y Delphine Réa, se centró en los 

resultados de nuevos ensayos clínicos. Las cinco ponencias compartían un objetivo común: 

avanzar en el tratamiento de la LMC. En conjunto, abordaron cómo lograr respuestas más 

profundas con el primer tratamiento, ayudar a más personas a dejar el tratamiento (incluso 

en un segundo intento), potenciar las respuestas que no son lo suficientemente profundas y 

desarrollar nuevos fármacos para quienes se han quedado sin opciones. El objetivo que 

recorre todas ellas es la remisión sin tratamiento: poder dejar de tomar los comprimidos y 

mantenerse bien. 

Una nota sobre la terminología 

Comprimidos 
dirigidos (TKI) 

Los fármacos estándar para la LMC —imatinib, nilotinib, 
dasatinib, ponatinib, asciminib— que desactivan el factor 
causante de la leucemia. 

Respuesta molecular Una medida de hasta qué punto se ha reducido la leucemia. 
Los niveles más profundos (MR4, MR4,5) significan que 
casi no se detecta nada. 

Remisión sin 
tratamiento 

Mantenerse bien tras dejar de tomar los comprimidos. Se 
abrevia como TFR; las respuestas más profundas hacen que 
sea más factible. 

Asciminib Un nuevo medicamento que actúa de forma diferente a los 
anteriores, a menudo con menos efectos secundarios no 
deseados. 

Mutaciones de 
resistencia 

Cambios genéticos que permiten a la leucemia eludir la 
acción de un fármaco. La mutación T315I es especialmente 
difícil de superar. 

Hematopoyesis clonal 
(CHIP) 

Mutaciones de fondo relacionadas con la edad en las células 
sanguíneas, que revisten interés porque podrían influir en 
los efectos secundarios o en la recaída. 

P R I M E R A  P R E S E N T A C I Ó N  

ASC4FIRST: asciminib como primer tratamiento 

Prof. Timothy Hughes 
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Este ensayo comparó el asciminib, un nuevo fármaco dirigido en comprimidos, con los 

fármacos estándar en personas recién diagnosticadas con LMC en fase crónica. Tras unos 

tres años de seguimiento, el profesor Hughes informó de que el asciminib seguía 

produciendo respuestas más profundas que los fármacos más antiguos: más pacientes 

alcanzaron los niveles más profundos de remisión. En el nivel más profundo medido, por 

ejemplo, alrededor del 44 % de los pacientes tratados con asciminib habían respondido, en 

comparación con aproximadamente el 20 % de los tratados con imatinib. 

 

 

Las respuestas moleculares profundas (las barras verdes, asciminib) fueron sistemáticamente superiores a las 
del fármaco de referencia (azul, imatinib) en todos los momentos de evaluación. Las respuestas más profundas 

son la clave para poder interrumpir el tratamiento. De la presentación del profesor Hughes. 

No surgieron nuevas mutaciones de resistencia con el asciminib, y su perfil de efectos 

secundarios siguió siendo más favorable que el de los fármacos de comparación. El ensayo 

continúa y ahora se analizará si estas respuestas más profundas permiten que, con el 

tiempo, un mayor número de pacientes pueda interrumpir el tratamiento. 

S E G U N D A  P R E S E N T A C I Ó N  

ResToP: un segundo intento de suspender el tratamiento, 
con ponatinib 

Dr. Gonzalo Carreño Gómez-Tarragona 

Aproximadamente la mitad de las personas que intentan interrumpir el tratamiento sufren 

una recaída y tienen que volver a iniciarlo. Este ensayo se planteó si un segundo intento 

podría tener éxito si primero se lograba hacer retroceder la enfermedad con ponatinib, uno 

de los fármacos orales más potentes. Entre los pacientes en los que había fracasado un 

primer intento, una alta proporción recuperó y mantuvo una respuesta profunda tras el 

retratamiento. 
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Tras el nuevo tratamiento con ponatinib, la mayoría de los pacientes mantuvieron una respuesta molecular 
sólida durante el año siguiente (alrededor del 73 % en el nivel de respuesta principal, el 59 % en un nivel más 

profundo). De la presentación del Dr. Carreño Gómez-Tarragona. 

Aproximadamente dos tercios de quienes volvieron a interrumpir el tratamiento por 

segunda vez se mantuvieron en remisión. El equipo también examinó las mutaciones de 

fondo relacionadas con la edad (CHIP) y descubrió que no empeoraban la seguridad. El 

mensaje: con una selección cuidadosa, un segundo intento de interrumpir el tratamiento 

puede tener éxito en muchas personas. 

T E R C E R A  P R E S E N T A C I Ó N  

NAUT (LMC VIII): un segundo intento con nilotinib 

Prof. Susanne Saussele · Mannheim, Alemania 

Este ensayo alemán abordó la misma cuestión utilizando un fármaco diferente, el nilotinib. 

Históricamente, solo alrededor de una cuarta parte de los segundos intentos de 

interrupción tenían éxito, por lo que las expectativas eran modestas. 
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En este análisis provisional, el 58 % de los pacientes seguía en remisión un año después de interrumpir el 
tratamiento por segunda vez, y todos los que recayeron recuperaron una buena respuesta, sin progresión de la 

enfermedad ni fallecimientos. De la presentación de la profesora Saussele. 

Al igual que con otros comprimidos potentes, se produjeron efectos secundarios 

cardiovasculares —principalmente un leve aumento de la presión arterial— en más del 40 % 

de los pacientes, lo que nos recuerda la importancia del seguimiento. La conclusión 

coincidió con la del ensayo ResToP: un segundo, o incluso un tercer, intento de suspender 

el tratamiento es una opción realista para muchos. 

C U A R T A  P R E S E N T A C I Ó N  

ALERT CML: potenciar una respuesta que no es lo 
suficientemente profunda 

Jay Yang · Consorcio H. Jean Khoury Cure CML, EE. UU. 

No todo el mundo responde con la profundidad suficiente a un único fármaco. Este ensayo 

estadounidense evaluó la adición de una dosis baja de un comprimido estándar junto con 

asciminib en pacientes cuya respuesta era insuficiente. 
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La adición de un comprimido en dosis baja al asciminib mejoró la respuesta molecular en dos tercios de los 
pacientes que lo necesitaban, sin que surgieran nuevos problemas de seguridad. De la presentación de Jay 

Yang. 

En este análisis preliminar, dos tercios de los que añadieron la combinación de dosis baja 

mejoraron su respuesta, y ninguno empeoró. Esto apunta a una forma práctica de 

profundizar las respuestas —y, potencialmente, abrir la puerta a la interrupción del 

tratamiento— para las personas que no responden lo suficientemente bien con un solo 

fármaco. 

Q U I N T A  P R E S E N T A C I Ó N  

ELVN-001: un nuevo fármaco para pacientes previamente 
tratados 

Dr. Dennis Kim ·  Princess Margaret Cancer Centre, Toronto 

Se necesitan nuevas opciones para las personas cuya LMC ha dejado de responder a los 

fármacos existentes. ELVN-001 es un comprimido experimental y altamente selectivo 

diseñado para atacar la leucemia con precisión sin afectar a otros objetivos, y para actuar 

contra mutaciones de resistencia difíciles, incluida la T315I, que resulta complicada de 

tratar. 
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Se observaron respuestas alentadoras incluso en pacientes que habían recibido numerosos tratamientos 
previos y en aquellos cuya enfermedad ya había dejado de responder al asciminib (derecha). De la 

presentación del Dr. Kim. 

En este estudio en fase inicial, el fármaco se toleró bien, sin signos de toxicidad cardíaca 

adicional, y mostró una actividad alentadora en pacientes que ya habían probado varios 

tratamientos. Está previsto que un ensayo de fase III a mayor escala comience a finales de 

2026. 

E N  R E S U M E N  

Puntos clave para los defensores de los pacientes 

En conjunto, los cinco ensayos apuntan en una dirección alentadora para las personas con 

LMC, al tiempo que subrayan que las opciones de tratamiento y el seguimiento deben 

seguir adaptándose a cada paciente. 

— El tratamiento de primera línea es cada vez más eficaz: a lo largo de tres años, el 

asciminib produjo respuestas más profundas que los fármacos más antiguos, con 
menos efectos secundarios; y unas respuestas más profundas son la clave para poder 
interrumpir el tratamiento. 

— Interrumpir el tratamiento ya no es una oportunidad única. Dos ensayos demostraron 

que un segundo intento tiene éxito con mucha más frecuencia de lo que se pensaba, 
especialmente tras un nuevo tratamiento con un comprimido potente. 

— Para las personas cuya respuesta no es lo suficientemente profunda, añadir un segundo 
fármaco en dosis baja puede resultar útil, una opción que merece la pena considerar. 

— Hay nuevos fármacos en camino para quienes se han quedado sin opciones, incluso 
para la mutación T315I, difícil de tratar. 

— Los efectos secundarios cardiovasculares siguen siendo un factor a tener en cuenta con 
los comprimidos más potentes, por lo que es importante evaluar el riesgo individual y 
realizar un seguimiento periódico. 


