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Director del Instituto de Neurociencias de Sant Joan

d’Alacant. Sera uno de los ponentes del Il Congreso Nacional
de Enfermedades Raras que se celebra esta semana en Ibi

«Una enfermedad rara no se puede
erradicar pero si parar sus efectos»

DANIEL MOLTO ALICANTE
El catedratico de Anatomia y Em-
briologia Humana y director del Ins-
tituto de Neurociencias de Sant Joan
d’Alacant serd uno de los expertos
que participara la proxima semana
en la segunda edicion del Congreso
Nacional de Enfermedades Raras de
Ibi, un certamen que se celebra los
dias 2 y 3 de junio. Su ponencia se
centrard en la aplicacion de las tera-
pias avanzadas en los nuevos trata-
mientos para este tipo de dolencias.

Pregunta.-cA qué nos referimos al
hablar de terapias avanzadas?

Respuesta.-Son aquellas que han
aparecido en los dltimos afios como
resultado de la investigacion celular
y génica. En el primero de los casos,
se utilizan las propias células del pa-
ciente como agentes terapéuticos. Es
decir, les atribuimos la funcion de re-
establecer una poblacion de células
que habia desaparecido o bien la de
proteger las células que se ven afec-
tadas por la enfermedad y asi evitar
que esta avance. En el caso de late-
rapia génica, lo que hacemos es
aportar a través de un vector virico
ese gen que le falta a la persona de-
bido a una mutacion genetica y que
lo que le causa la enfermedad.

P-iLa aplicacion de ambas tera-
pias sirve para abarcar el conjunto
de las enfermedades raras?

R.-5i, porque estas se dividen en
dos grandes grupos: unas son clara-
mente généticas -por lo que latera-
pia génica entronca perfectamente—
v el resto son neurodegenerativas,
abordables con la terapia celular. En
este segundo ambito hay varias op-
ciones. Bien podemos restaurar las
células, si se trata de enfermedades
giliales o de la sangre, o bien intentar
que no se pierdan si hablamos del
cerebro, por ejemplo, ya que las neu-
TONas no se pueden recuperar.

P-¢En todos estos casos hablamos

de paliar los sintomas de la enferme-
dad. ¢Podemos llegar a erradicarla?
R.-En medicina, casi ninguna en-
fermedad se erradica pero si pode-
mos estabilizarla y permitir al indivi-
duo que tenga una calidad de vida
aceptable. La mayoria de las enfer-
medades raras son progresivas y
comportan el deterioro de una fun-
cion que, en principio, era normal.
Conseguir que esa pérdida se parali-
ce 0 se revierta es el objetivo.
P-éPuede hablarnos de alguna en-
fermedad en la que haya avances?
R.-Desde el afio 2.000 estamos lle-
vando a cabo, en colaboracion con la
fundacidn Didgenes de Elche, una
serie de ensayos clinicos de terapias
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ve determinadas células nerviosas.
Sabemos que podemos regenerar las
células que producen esa sustancia y
estamos disefiando experimentos
contundentes que ayuden a generar
mielina de nuevo para que la perso-
na pueda volver a recuperar la fun-
cién que se habia perdido por esta
carencia. Respecto a las enfermeda-
des de depdsito, como las neurodis-
tréfias (entre ellas la enfermedad de
Niemann-Pick que es muy rara pero
letal, especialmente para los nifios
pequeiios), lo que ocurre es que se
acumula «basura» en forma de coles-
terol en el cerebro. Aqui estamos apli-
cando una terapia combinada: celu-
lary génica. Por una parte vamos a
poner un transplante de células que

seran como los basureros que
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proximos dias 2y 3 de junio en Ibi

retiren esa basura y ademds va-
mos a introducir con un virus la
enzima que le falta al paciente,
que va aimpedir que esa basu-
ravuelva a acumularse,
P-cHay enfermedades raras
que se resistan especialmente?
R.-Especialmente aquellas

OBJETIVOS «Se abordara desde
atencion sanitaria y social a
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Secretaria General de FEDER

que afectan al sistema nervioso
y tienen una progresion rapida
porque son muy resistentes y
es muy dificil curarlas. Todas
las que tienen un componente
geneético grave, que ataca alos
nifios, son muy dificiles de tra-

celulares con fines protectores en Es-
clerosis Lateral Amiotréfica (ELA) y
los resultados son muy esperanzado-
res. Através de transplantes de célu-
las madre de médula 6sea evitamos
que las neuronas del paciente desa-
parezcan, algo que se habia intenta-
do con casi un centenar de farmacos,
sin ningtin resultado significativo.
P-Esa labor es importante para
mejorar el dia a dia de los pacientes...
R.-Es fundamental. Hace poco
participamos en el Encuentro Inter-
nacional que se celebra en Burgos y
pudimos comprobar por parte de la
Plataforma de Afectados de la ELA
el entusiasmo y la gratitud porque
parece que vamos por el camino
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adecuado...Otra cosa es que lo haga-
mos con la suficiente contundencia,
va que esta enfermedad es muy gra-
vey avanza muy rapido, pero se no-
ta que algo estamos haciendo.

P-¢Expondrd estos avances en su
charla el proximo viernes en [bi?

R.-Si, hablaré de todos estos avan-
ces en neuroproteccion en ELA y tam-
bién de un proyecto que estamos de-
sarrollando actualmente para dolen-
cias de tipo glial o de deposito donde
si podemos «curar la enfermedad.

P-¢cEn qué sentido?

R.-E1 En las enfermedades gliales
—como las leucodistrofias- lo que
ocurre es que se pierden las vainas
que producen la mielina que envuel-

tar porque el deterioro es bru-
tal. Tienes que ser muy ripido
y eficaz porque cuando haces algo, el
paciente ya esta muy deteriorado.

P-Aunque la ciencia tiene sus
tiempos, <se puede trasladar un
mensaje de esperanza?

R.-Se ha avanzado muchisimo en
las ultimas décadas y no solo para el
tratamiento de las enfermedades ra-
ras. Hay que tener en cuenta que la
terapia celular ya se lleva haciendo
desde hace muchos anos con los
transplantes de médula. Pero es que,
ademds, hoy en dia se esta imple-
mentando este tipo de terapia celu-
lar como vehiculo inmunitario con-
tra el cineer. Se estan extrayendo al
paciente linfocitos C para estimular-
los in vitro especificamente contra el
cancer que tiene el individuo. Des-
pués vuelven a introducirse en el or-
£anismo como guerreros activados
para atacar ese ciancer en concreto.
Antes, siempre habia la posibilidad
de que existieran células residuales
que reproducirian el cancer al cabo
de unos anos. Con esta terapia se es-
14 avanzando muchisimo para evitar
que esto suceda.




