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Realizar una revisión bibliográfica
actualizada sobre las investigaciones
preclínicas y clínicas del cannabidiol en
el tratamiento de enfermedades raras.

Se ha realizado una revisión
bibliográfica utilizando diferentes
bases de datos.

Enfermedad PA
Tipo de 

intervención
Duración y dosis Nº 

Criterios 

inclusión
Fase Resultados

Síndrome de 

Lennox-

Gastaut

CBD

Multicéntrico, 

aleatorizado, 

doble ciego, 

controlado con 

placebo

Solución oral 100 mg/ml 14 

semanas: 10-20 mg/kg/día

225 ♀♂ 2- 55 

años

III Cambio en el número de 

convulsiones con episodio de 

caída

Solución oral 100 mg/ml 14 

semanas: 20 mg/kg/día

171 ♀♂ 2- 55 

años

III Reducción porcentual en la 

frecuencia de convulsiones 

Síndrome de 

Dravet

CBD Solución oral 100 mg/ml 14 

semanas:Dos dosis

150 ♀♂ 2-18 

años

III R

Solución oral 25 o 100 mg/ml 3 

semanas: 5 -10-20mg/kg/día

34 ♀♂4-10 

años

II A Más efectos adversos que el 

placebo, pero bien tolerado

Solución oral de 100 mg/ml 14 

semanas: 20 mg/kg/día

120 ♀♂ 2 - 18 

años

II B ↓Ataques convulsivos 

↓Convulsiones mensuales 

Síndrome de 

Dravet y de 

Lennox-

Gastaut

CBD Estudio abierto, 

sin placebo, 

multicéntrico

Solución oral de 100 mg/ml 680 ♀♂ III R

Solución oral, desde 2-5 mg / 

kg/día a 25-50 mg / kg/día 12 

semanas

162 ♀♂ 1- 30 Seguridad adecuada en adultos 

y niños

↓Frecuencia de convulsiones
137

Complejo de 

esclerosis 

tuberculosa 

(CET)

CBD Multicéntrico, 

aleatorizado, 

doble ciego, 

controlado con 

placebo

Solución oral de 100 mg/ml de 

CBD, dos veces al día.

25-50 mg/kg/día

210 ♀♂ 1 - 65 

años

III R Evaluar la reducción de la 

frecuencia de las crisis 

convulsivas 

Intervención sin 

placebo

Solución oral 100 mg / ml 12 

meses. De 5 mg/kg/día a 50 

mg/kg/día

18 ♀♂ 2 -31 

años

- ↓Frecuencia de convulsiones 

por semana.

↑Función cognitiva

Síndrome de 

Sturge-

Weber 

CBD Grupo único no 

enmascarado

Solución oral 100 mg/ml 48 

semanas. De 2 a 25 

mg/kg/día.

10 ♀♂ 1 mes -

45 años.

I/II 

R

Solución oral 100 mg/ml. De 5 

a 25 mg/kg/día 14 semanas. 

5 ♀♂ 1 mes -

45 años

DMT 20 mg/kg/dia

↓Convulsiones ↑Calidad de vida

Enfermedad PA
Tipo de 

intervención
Duración y dosis Nº

Criterios 

inclusión
Fase Resultados

Enfermedad 

de 

Huntington

CBD + 

THC

Doble ciego 

Aleatorizado 

cruzado

Controlado con 

placebo

Spray oral 2.7 D9THC/2.5 mg CBD. 1-

12 aplicaciones/ día 12 semanas.

25 ♀♂ >18 

años

II Ausencia de Efectos 

adversos graves

Efectos no significativos

CBD Solución oral 10 mg / kg / día 6 

semanas 

15 ♀♂ Sin 

síntomas 

neurolépt

icos

- No sintomáticamente 

eficaz ni tóxico

Esclerosis

lateral 

amiotrófica

CBD+ 

THC

Aleatorizado 

Doble ciego 

Controlado con 

placebo 

Multicéntrico

Spray oral THC (27 mg / ml): CBD (25 

mg / ml) 7 semanas

60 ♀♂ 2 - 80 

años

II/III Buena tolerabilidad y 

mejora subjetiva en un 

55% de los casos.

Síndrome de 

Prader-Willi

CBD Solución oral 40 mg / kg / día 2/día. 

13 semanas 

66 ♀♂8 - 17 

años

II -

Ensayo abierto

Multicéntrico

Solución oral de 20, 30 o 40 mg / kg  

día 2/12 horas.

66 -

Glioblastoma

CBD+

THC 

Ensayo abierto sin 

enmascaramiento

Multicéntrico

Spray oral de THC (27 mg / ml): CBD 

(25 mg / ml).

12 /día (100 µl cada vez)

6 ♀♂ >18 

años

I/II Sin toxicidad de alto 

grado

Actualmente en España el único medicamento a base de cannabis autorizado es Sativex®, una solución
para pulverización bucal compuesta por 2,7 mg de delta-9-tetrahidrocannabinol (THC) y 2,5 mg de
cannabidiol (CBD) e indicado para el tratamiento de los síntomas de la espasticidad producida en la
esclerosis múltiple (EM)

Las enfermedades raras son patologías, en su mayoría de origen genético, con relevancia clínica y poca
prevalencia que afectan a menos de un 0,05% de la población. Estas enfermedades presentan unas características
éticas peculiares debido a su gravedad, al pequeño número de pacientes y su vulnerabilidad. El CBD ha
demostrado ser eficaz para el tratamiento de algunas de ellas.

El cannabidiol (CBD) y D9-tetrahidrocannabinol (THC) son
fitocannabinoides presentes en la especie Cannabis sativa L. A
pesar de las restricciones legales debidas a su uso como droga
de abuso, esta especie ha mostrado beneficios terapéuticos en
numerosas patologías. El CBD ha mostrado actividad
anticonvulsivante, neuroprotectora, antiinflamatoria y
antioxidante sin los efectos psicótropos del THC.

Tabla 2: Ensayos clínicos. Otras patologías 

Tabla 1: Ensayos clínicos. Epilepsias raras

ELA

Enfermedad 
de 

Huntington

Glioblastoma
multiforme

CBD
CBD 

+ 
THC

CBD 
+ 

THC

↓Crecimiento 

tumoral

Antitumoral

↓LOX ↑FAAH

↓Volumen tumoral

↓Id-1

↓Progresión de 

déficits neurológicos 

↑Supervivencia animal

(+hembras)

↓Progresión de la enfermedad 

↓Marcadores proinflamatorios

Actividad antioxidante

Protección de neuronas estriatales

↑GABA

↑Actividad metabólica

Neuroprotección frente 

al daño estriatal

↑GABA

↑SOD-1 y SOD-2

CBD

Estudios in vivo

Epilepsia
Esquizofrenia

Ansiedad
Parkinson

Esclerosis múltiple

SCN1A

GABA

GPR55

FDA 

Medicamento 
huérfano

EMA

Síndrome de 
Dravet CETSíndrome 

Lennox-
Gastaut TSC1 

TSC2

CBD
Hamartina
Tuberina

HLA 7
HLA12

GABRB3 
ALG13

Convulsiones

El cannabidiol ha 
demostrado ser eficaz para 

tratar los síntomas de 
numerosas enfermedades 

raras, especialmente 

epilepsias refractarias.

Será necesario continuar su 
estudio como compuesto 

protector en enfermedades 
raras neurodegenerativas, 

así como tumores y 

trastornos metabólicos.

Este 
fitocannabinoide
actúa utilizando 
mecanismos de 

acción muy 

variados.

Los estudios realizados 
evidencian que el 
cannabidiol es un 

compuesto potencial para 
mejorar la calidad de vida 

de personas con 
enfermedades raras.
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