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CON LA PARTICIPACION DE:
TOMMY y su MAMA

Las estrellas de este libro




Tommy, me alegro de que ti y tu madre
hayan podido venir hoy. Estoy muy
emocionada por ensefiarte mas sobre
el Complejo de Esclerosis Tuberosa
y el nuevo estudio clinico.

‘ EPor qué no toman asiento
/ tl y tu madre y empezamos

con un pequefio video
de presentacion que he
preparado?

Bien, me
qusta eso.

Comencemos por él principio. El Complejo
de Esclerosis Tuberosa, o CET para abreviar,
es una enfermedad rara que afecta
a 1 de cada 5000 recién nacidos.

El CET es una enfermedad genética, lo que
significa que esta causada por un cambio en los
genes. Los genes transmiten la informaciéon
que te hace ser quien eres, tu aspecto
y el funcionamiento de tu cuerpo.




El CET hace que algunas células
del cuerpo crezcan demasiado

PULMONES

RINONES

Esto puede ocurrir en todo
el cuerpo, co rebro, los

En el cerebro, las células problematicas hacen
que el cerebro tenga una actividad anormal,
llamada convulsiones. Las convulsiones son




Los nifios que, como tu, padecen el CET
toman medicacion para tratar de impedir que

se produzcan las convulsiones, pero a veces
estos medicamentos no ayudan lo suficiente
0 dejan de funcionar con el tiempo.

iSi! Me asequro de tomar los
medicamentos correctamente
todos los dias, pero a veces sigo
teniendo ataques, iy pueden
ser aterradores!

)

Lo gé, y por eso los
médicos intentan encontrar
nuevos tratamientos para
los nifios con CET.

Estoy muy emocionada
de hablarles del estudio
clinico Galene, que
estd trabajando en
uno de esos nuevos
medicamentos hoy en
dia, un medicamento
llamado basimglurant.

b

Los médicos saben que
el CET puede provocar mares
agitados para ti y tu familia.

diosa de los mares en calma, y tratan de averiguar si el basimglurant
puede ayudar a personas como ti y tu familia a calmar y navegar por
€505 mares agitados.




El Estudio Galene necesita nifios
como tu para ayudar a ver si el
basimglurant puede tratar los
ataques causados por el CET.

Pero, épor qué
los médicos
necesitan
mi ayuda?

Los médicos necesitan tu ayuda
para asequrarse de que el
medicamento funciona bien y es
sequro en los nifios. Verés, el cuerpo
de los nifios funciona de forma
diferente al de los adultos.

Bueno, el estudio tiene
dos partes principales.
Puedes unirte solo a la
primera parte o a ambas.
La primera parte dura
unas 30 semanas, es
decir, unos 7 meses

Oh si, isuena
|6gico! Entonces,
écdmo funciona
el estudio?

Sl realizas ambas

partes, estaras en

el estudio durante

un total de unas
82 semanas,

0 19 meses.




En primer lugar, tendrds una visita de seleccion, en la que
el mednco del estudno te hara examenes y pruebas de salud para

Hacerte a ti y a tus padres Medir tu altura Controlar tu
algunas preguntas sobre tu peso. temperatura corporal
tu salud y los tratamientos iraci

@Gl @

Escuchar tu corazén
y controlar Controlar I

Pedirte que orines
en un recipiente para

Hacerte un examen
fisico, o chequeo,

Extraer un paco de tu




Si el estudio es adecuado para
ti, volveras a la clinica del estudio
para comenzar el tratamiento.
El tratamiento del estudio
se presenta en una capsula
que se toma por via oral.

Umm, 2y si no se
me va bien tragar
pastillas?

Tommy, ite me has adelantado! Estaba a punto de decir que,
si te cuesta tragar las capsulas, tus padres pueden abrirlas




El tratamiento del
estudio puede contener
un medicamento real
o un placebo.

QU es
un placebo?

Un placebo se parece al
medicamento real pero no
contiene ninglin medicamento
activo. Utilizamos placebos para
poder ver los verdaderos efectos
del medicamento real.

Ni td, ni tus padres,
ni el médico de tu
estudio sabran cuél
estds tomando
y cuéndo.




Si te quedas para la parte B del
estudio, la que dura 12 meses, SOLO
recibirés el tratamiento del estudio
con medicamento real.

A N

A lo largo del estudio,
también sequirds tomando
los medicamentos para
los ataques que tomabas |
regularmente antes de |
unirse al estudio.

En algunas visitas del estudio, tus padres te
llevaran a la clinica. En algunas otras visitas,
recibirds una llamada telefénica o una videoliamada
del equipo del estudio para comprobar

FRECUENCIA
RESPIRATORIA

ACTIVICAD EXAMEN ANALISIS ANALISIS
DEL CORAZON FISICO DE SANGRE DE ORINA
(ECG)




Ahora bien, debes saber
que acudir a estas
visitas significa que tal
vez tengas que faltar
a la escuela o a tus
actividades deportivas.

Si te unes al estudio, recibirds Este dispositivo llevard
un dispositivo como un reloj que un registro de tus
deberas llevar siempre mientras ataques, incluso de
estés en el estudio. aquellos que no sepas
que estds teniendo.




También recibirds un
diario electrénico para
que ti y tus padres
hagan un seguimiento
de tus ataques.

Entonces, estos son
los fundamentos del
estudio. {Tienes alguna

pregunta, Tommy?

Yo... creo que entiendo,
pero... si, tengo
algunas preguntas.
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Y... Y si digo que
- , L - si al estudio
ir, & , ’ pero no me
i ée(jér'hgzzy ) : gusta, itengo
el estudio? - que quedarme? /

2Y si me siento
mal durante
el estudio?

. : Como todos los medicamentos,
iestar en el estudio depende o : el medicamento del estudio puede
completamente de ti! : ] causar efectos no deseados
iNO tienes que estar en llamados efectos secundarios. Es
el estudio si no lo deseas! , posible que experimentes cosas

inusuales para ti. El médico del
estudio puede discutir estos
efectos secundarios* contigo
Y si empiezas el estudio y tus padres.
pero decides que

quieres dejarlo, iesta’l

completamente bien!

Nadie se enfadara. Tu For \o tanto, ec muy

médico seguiréd siendo
tu médico y te sequird
atendiendo como antes.

importante que les

digas a tus padres
Y @ tu médico si

sientes algo inusual.

*POSIBLES
EFECTOS
SECUINDARIOS:

* tener suefios
extravagantes, oir
0 ver cosas que no
existen, estar enfadado
0 molesto, preocuparse
mucho, tener més
dificultades en la escuela,
problemas para decir
lo que quieres decir




Gracias, hoy 7 Arora les sugiero que vayan

. Es genial
he aprendido a casa y conversen sobre el
mflcho. escuchar estudio en familia. iSi tienen
alguna pregunta, no dudes en
ponerte en contacto conmigo!




COMPRENDERYEL
COMPLEJO

DEJESCLEROSIS
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