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SPRINT trial
Selumetinib in children with NF1 plexiform 
neurofibromas

Design: Open label Phase II study

Age 2-28 yrs with NF1

Inoperable PN or 1+ PN with morbidity

Selumetinib 25 mg/m2 continuous (cycli 28d)

Outcome after 4 cycli
Growth
Pain
Disfigurement
Functional morbidity



Plexiform neurofibromas
grow age dependent

Wideman et al. Neuro-Oncology 2014;
doi: 10.1093/neuonc/nou004





Tijspad of MEKinhibitors in PN
FDA approval 2020

EMA approval mei 2021
Children 2-16 yrs, inoperable PN
Symptomatic / Growing 20% geen criteria per se



Situatie NL voor MEKi bij PN in NF1
Organisatorisch

in sluis voor weesgeneesmiddelen

Klinisch

Beperkte ervaring tav specifieke indicatie 

Plexiform neurofibromas affect young children, so life long treatment
Side effects
Shared expertise

Dosing schedules
Intermittent
Maintainance dosis
Prophylaxis



Voorstel tav implementatie MEKi in 
NL bij PN in NF1
Managed access protocol for the Netherlands

Guiding principles (inclusion, stopping criteria, interim regular controles)

Indication committee (partners from NF1 network?)

Registry (all PN patients or treated only?)

Annual report



Implementatie klinische aspecten 

Screening: Cardioloog, dermatoloog, oogarts, algemeen

Target tumor: MRI volumetrie, functionele uitkomsten

Fup

dermatoloog frequent

a 3m interval cardioloog, oogarts, algemeen

a 6m MRI

Voorstel start in ErasmusMC

interim controles ook in BCs?

bij meer expertise ook bredere implementatie



Voorbereidende acties
Contacten ZiN, VSOP weesgeneesmiddelen, zorgverzekeraars

DBC?

Uitwerken protocol

Patientenzorg

beeldvorming

registratie



Treatment of other NF1 related
manifestations
(low grade) Glioma

MPNST

Cutaneous neurofibromas

Skeletal lesions

Neurobehavioural disorders


