
El medicamento, surgido en el Ciemat, corrige una enfermedad 
letal en niños que sufren infecciones recurrentes incontrolables

La ciencia española ha alcanza-
do un nuevo hito en el ámbito 
de la medicina avanzada con la 
aprobación por parte de la FDA 
(la agencia reguladora de Esta-
dos Unidos) del medicamento 
Kresladi. Este fármaco de tera-
pia génica, desarrollado por la 
empresa Rocket Pharmaceuti-
cals, tiene un origen puramen-
te español: fue concebido y en-
sayado originalmente por los in-
vestigadores de la Unidad de In-
novación Biomédica del Ciemat, 
en colaboración con el Ciberer y 
el Instituto de Investigación Sa-
nitaria de la Fundación Jiménez 
Díaz. Se trata del primer medi-
camento de terapia génica naci-
do de una investigación en Es-
paña que logra obtener la auto-
rización comercial internacional. 

El tratamiento está diseñado pa-

Estados Unidos aprueba la 
primera terapia génica basada 
en una investigación española

r. romar

REDACCIÓN / LA VOZ
ra combatir la deficiencia de adhe-
sión leucocitaria de tipo I (LAD-I), 
una inmunodeficiencia genética 
muy poco frecuente pero extre-
madamente grave. Los niños que 
nacen con esta patología presentan 
mutaciones en la proteína CD18, lo 
que impide que sus glóbulos blan-
cos se peguen a los vasos sanguí-
neos para acudir a los focos de in-
fección. Como resultado, los pa-
cientes sufren infecciones recu-
rrentes que ponen en riesgo su 
vida desde la primera infancia y 
presentan serios problemas de ci-
catrización. Hasta ahora, la úni-
ca esperanza era un trasplante de 
médula ósea de un donante com-
patible, un proceso complejo y no 
exento de riesgos importantes.

La innovadora técnica desarro-
llada por el equipo del profesor 
Juan Bueren y la doctora Elena 
Almarza consiste en extraer las 
células madre de la médula ósea 
del propio paciente para modifi-

carlas fuera de su cuerpo (ex vi-

vo). Mediante un vector viral di-
señado en colaboración con el 
University College de Londres, 
los científicos insertan una ver-
sión correcta del gen defectuo-
so en las células. Una vez repa-
radas, estas se reinfunden en el 
niño, facilitando que aniden y ge-
neren glóbulos blancos sanos ca-
paces de defender el organismo.

A la vista de los resultados ob-
tenidos en la investigación preclí-
nica realizada, esta terapia génica 
fue licenciada a la empresa Roc-
ket Pharma en el 2016, que patro-
cinó un ensayo clínico internacio-
nal dirigido a evaluar la eficacia y 
seguridad de fármaco para pacien-
tes con LAD-I grave. Los resulta-
dos obtenidos después de más de 3 
años tras el tratamiento muestran 
una supervivencia sostenida de los 
pacientes, sin que estos hayan su-
frido infecciones graves recurren-
tes ni necesitado de un trasplante.

Sala blanca de la Unidad de Investigación Biomédica del Ciemat, donde se hicieron las primeras pruebas.
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