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5 

Kinder und 
Jugendliche mit 

chronischer 
Nieren-

erkrankung und 
Eiweißverlust 

1 bis 18 
Jahre 

Sparsentan 

 
 

Orale 
Suspension 

Unverblindete, einarmige Kohortenstudie der 
Phase II zur Beurteilung der Sicherheit, der 
Wirksamkeit und der Pharmakokinetik der 
Sparsentan-Behandlung bei pädiatrischen 
Patienten mit ausgewählten proteinurischen 
glomerulären Erkrankungen (EPPIK). 
 

II 
112 
Wochen 

Travere 
Therapeutics 

▪ EudraCT Nummer 
2021-000621-27 
 

4 

Jugendliche und 
Erwachsene mit 

spät-
einsetzendem 
OTC-Mangel 

Ab 12 
Jahren 

DTX301 
(avalotcage
ne 
ontaparvov
ec) 

 
 
 

Infusion 

Eine randomisierte, doppelblinde, placebo-
kontrollierte Phase-III-Studie zum Gentransfer 
von menschlicher Ornithin-Transcarbamylase 
(OTC) durch Adeno-assoziierte Viren des 
Serotyps 8 (AAV8) bei Patienten mit spät-
einsetzendem OTC-Mangel. 
 

III 

324 
Wochen 
plus 5 
Jahre 
Nachbeob
achtung 

Ultragenyx 
Pharmaceuti
cal 

▪ EudraCT Nummer 
2020-003384-25 

 

▪ Patientenflyer 
 

3 

Kinder und 
Jugendliche mit 

chronischer 
Nieren-

erkrankung und 
Eiweißverlust 

6 
Monate 
bis 18 
Jahre 

Finerenon 

 
 

 
 

Tablette 
bzw. orale 
Suspension 

Eine 6-monatige multizentrische, 
randomisierte, doppelblinde, placebo-
kontrollierte Studie zur Bewertung der 
Wirksamkeit, Sicherheit und PK/PD eines alters- 
und körpergewichtsangepassten oralen 
Finerenon-Schemas zusätzlich zu einem ACEI 
oder ARB zur Behandlung von Kindern in einem 
Alter von 6 Monaten bis 18 Jahren mit 
chronischer Nierenerkrankung und Proteinurie. 
 

III 
Ca. 1 Jahr Bayer AG 

▪ Bayer Webseite 
 

▪ EudraCT Nummer 
2021-002071-19 

2 

Kinder mit 
primärer 

Hyperoxalurie 
mit relativ 
normaler 

Nierenfunktion 

0 -11 
Jahre 

 
DCR-PHXC 
(Nedosiran) 

 
 
 

Subkutane 
Injektion 

Eine offene, multizentrische Phase-II-Studie zur 
Bewertung der Wirksamkeit, Sicherheit und 
Pharmakokinetik von Nedosiran bei 
pädiatrischen Patienten im Alter von Geburt bis 
11 Jahren mit primärer Hyperoxalurie und 
relativ intakter Nierenfunktion (PHYOX8"-
Studie) 

II 
Ca. 7 
Monate 

Dicerna 
Pharmaceuti
cals Inc. 

▪ EudraCT Nummer 
       2021-001083-16 

https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/trial/2021-000621-27/DE
https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/search?query=2020-003384-25
https://www.klinikum.uni-heidelberg.de/fileadmin/medizinische_klinik/Klinische_Pharmakologie/Downloads/DE_DTX301-CL301_Patient_Clinical_Study_Card_For_OTC_MRCM-DTX301-00143__1__deutsch.pdf
https://de.clinicaltrials.bayer.com/studies/?Keyword=19920&gender=&ageRange=AGERANGE_ONE&Status=&Latitude=&Longitude=&MileRadius=&page=0&SortField=Location_Distance&SortOrder=asc&conditions=&phases=&healthyVol=&studyType=&studyResult=&locationCountryInternal=&LocationName=
https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/search?query=2021-002071-19
https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/trial/2021-001083-16/DE
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1 

Kinder und 
Jugendliche mit 

primärer 
Hyperoxalurie 

Ab 6 
Jahren 

DCR-PHXC 
(Nedosiran) 

 
 

Subkutane 
Injektion 

Eine offene Roll-Over-Studie zur Bewertung der 
langfristigen Sicherheit und Wirksamkeit von 
DCR-PHXC-Lösung zur Injektion (subkutane 
Anwendung) bei Patienten mit primärer 
Hyperoxalurie (PHYOX3"-Studie) 

III 

 
 
Min.  
3 Jahre 
 
 

Dicerna 
Pharmaceuti
cals Inc. 

▪ EudraCT Nummer 
2018-003099-10 

  

 

 

 

  

https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/search?query=2018-003099-10

