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Background
1. Hospital Infantil Universitario Niño Jesús

140 años de historia
Hospital de referencia en 

Madrid y a nivel nacional 
Prestigio por sus 

profesionales, el “hospital 
de los niños”



Background
2. Fundación de Investigación Hospital Niño Jesús

Fundada en 2008
Vehiculiza toda la investigación del 

hospital
2016: 24 proyectos financiados, 

100 artículos…
Partner con IIS La Princesa
Sala Blanca (GMP facility AEMPS 

accredited) para terapia celular 
y génicahttp://fibhnjs.org/



Clinicaltrials.gov completed trials: 
fibrosis quística, alergia, sd.Down, 
sd.metabólico, pubertad, psiquiatría…

Ensayos en 
enfermedades raras



Ensayos académicos en enfermedades raras



Sala Blanca – GMP facility
Medicamentos de Terapia Avanzada Validados

Ensayos Clínicos de Terapia Avanzada
• NK alogénicas expandidas y activadas en pacientes 

pediátricos con leucemia aguda refractaria 
(NCT02074657).

• NK alogénicas expandidas y activadas como terapia 
de consolidación en pacientes pediátricos con 
leucemia mieloide aguda (NCT02763475). 

• Safety and Efficacy of Repeated Infusion of CELYVIR 
in Children and Adults With Metastatic and 
Refractory Tumors. NCT01844661. 

• Phase I/II ex vivo gene therapy clinical trial for 
recessive dystrophic epidermolysis bullosa using 
skin equivalent grafts genetically corrected with a 
COL7A1-encoding SIN retroviral vector.



3. Unidad de Ensayos Clínicos
Nacimos en 2013
Acreditación ITCC (centro fase I desde 

2015, HNJ y La Fe)
De 9 a >40 ensayos clínicos
>10 first-in-child
Excelente reclutamiento y acogida a nivel 

nacional
Porftolio con predominio en onco-

hematología y transplante
Expansión a todas especialidades desde 

2017 (despacito…), gestionamos 31/38 
fase I-II y 15/30 fase III



Objetivos en 2013
•Incrementar el portfolio 
de ensayos fase I-II •Ofrecer acceso a nuevos tratamientos

•Abrir ensayos first-in-child
Nab-paclitaxel, ceritinib, dabrafenib, 
TVEC, carfilzomib, atezolizumab, 
cobimetinib, decitabina, Celyvir, 
lenvatinib, fancolen, ibrutinib

•Liderar y atraer ensayos clínicos 
internacionales académicos
BEACON, eSMART, BIOMEDE, Bosu



Objetivos
1. Dar servicio a todas las especialidades pediátricas para 

realizar ensayos clínicos de alta calidad, facilitando la 
labor del investigador

2. Proporcionar acceso a nuevos tratamientos para 
pacientes con enfermedades raras y graves

3. Ser punta de lanza en Terapias Avanzadas (celular, 
génica, tisular) y ensayos first-in-child

http://fibhnjs.org/ensayos-clinicos/



¿Qué hacemos?
TODOS LOS ENSAYOS
1. Punto único de contacto para feasibility con rápido tiempo de

respuesta
2. Acelerar puesta en marcha
3. Promotor de ensayos clínicos académicos
4. Consultoría y advisory role para todo el hospital

ON DEMAND
1. Data entry y data management
2. Study coordination, visitas de monitorización, database locks
3. Enfermería de investigación y manejo de muestras
4. Atención integral para ensayos first-in-child



Visión de futuro
Retos locales
- Acelerar set up
- Capacidad y crecimiento, 

espacios y personas
- Atraer investigadores
- Servicios centrales
- Métricas de calidad y 

benchmarking

Retos globales
- Más colaboración entre 

stakeholders (ensayos más 
fáciles)

- Trabajo en red (RECLIP)
- Financiación para realizar 

ensayos académicos 
nacionales e internacionales

- Compromiso, 
especialización, dedicación, 
métricas  
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