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Estados Unidos aprueba el primer farmaco de terapia génica espanol para nifios que nacen con una inmunodeficiencia

Investigacion made in Spain

J.L.D.OURENSE
especiales@laregion.net

1 rasguiio o una bac-

teria comuin puede

convertirse en una

sentencia de muer-
te para los nifios que nacen con
LAD-I (Deficiencia de Adhesiéon
LeucocitariatipoI). Esta inmuno-
deficiencia pediatrica grave y ra-
rase produce por mutaciones que
afectan a la proteina CD18, nece-
saria para que los globulos blan-
cos circulen de la sangre a los fo-
cos deinfeccion einflamacion. Sin
esa especie de ‘GPS’, los glébulos
blancos no puedeniraesazonain-
fectada a hacer su papel y los pa-
cientes experimentan problemas
paralacicatrizacion de sus heridas,
asi como infecciones recurrentesy
potencialmente mortales ya en la
primera infancia.

Hastaahora, su tinica esperanza
era un trasplante de médula 6sea
(alogénico de células madre hema-
topoyéticas), que conlleva ciertos
riesgosy requiere un donante com-
patible, que no siempre llega. Bien,
lainvestigacion biomédicaespafio-
laha cambiado eso gracias al dise-
fio deun farmaco que acaba de ser
aprobado comercialmente por la
FDA (la Agencia del Medicamen-
to de Estados Unidos), el primer
medicamento de terapia genética
desarrollado a partir de una inves-
tigacion espafiola que ha obtenido
autorizacion comercial en EE.UU.

La solucién ideada por los in-
vestigadores espafioles pasa por
‘reparar’ las propias células del
nifio afectado. Se extraen células
madre de la médula 6sea del pa-
ciente y se modifican en laborato-
rio, insertando un gen terapéutico
(una version correcta del gen de-
fectuoso) através de un vector viral
(un virus modificado usado como
herramienta) desarrollado porlos
mismos investigadores espafioles
en colaboracion con la University
College de Londres.

Unavez corregido el error gené-

tico se reinfunden esas células en
los pacientes después de haberles
dado un tratamiento con el que
eliminar sus células enfermas (fa-
cilitando asi el anidamiento de las
células madre corregidas y rein-
fundidas). Esas células anidadas
enlamédula produciran glébulos
blancos que no tendran problemas
en la proteina CD18.

El fairmaco se llama Kresladi
(marnetegragene autotemcel) y
fue concebido y ensayado en mo-
delos experimentales por perso-
nal investigador de la Unidad de
Innovacién Biomédica del Ciemat
(organismo dependiente del Mi-
nisterio de Ciencia, Innovacién y
Universidades), que también for-
maparte del Area de Enfermeda-
des Raras del Centro de Investiga-
cién Biomédica en Red (Ciberer)y
del Insituto de Investigacion Sa-
nitaria Fundacion Jiménez Diaz,
bajoladireccion de Elena Almarza
y Juan Bueren.

Tras mas de tres afios desde el
tratamiento, los resultados no solo
muestran una supervivencia sos-
tenida de los pacientes, sino que
estos no han sufrido infecciones
graves ni han necesitado un tras-
plante de médula 6sea. “Esta tera-
pia recibi6 previamente la desig-
nacion de Fast track (via rapida)
dela FDA, lo que refleja la grave-
dad de la enfermedad y la urgen-
te necesidad de nuevas opciones
de tratamiento paralos pacientes
afectados”, aseguré Juan Bueren.

Lapuertaque haabierto Kresla-
dinose cierraaqui. Las institucio-
nes espanolas implicadas también
han licenciado a Rocket Pharma
otras dos terapias génicas: para pa-
cientes con anemia de Fanconi A
(una enfermedad grave que conlle-
vaun fallo congénito dela médula
Osea), terapia que ya ha avanzado
en la fase de evaluacion clinica, y
para pacientes con anemia congé-
nita por déficit de piruvatoquinasa
eritrocitraria, cuyo endayo clinico
estd en marcha.

Doctores Julian Sevilla y Claire Booth, investigadores clinicos del ensayo, con Juan Bueren.



