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FatimaBosch Bioquimicaiespecialista en terapia genica, un procediment que tracta les malalties transferint
gens en teixits de forganisme malalt o en cel-lules trasplantades, celebrara una trobada amb els lectors en el marc
deles Converses de Salut, impulsades per EL PERIODICO amb el suport de la Fundacié Doctor Antoni Esteve.

Restaurar gens per curar malalties

MICHELE CATANZARO
Barcelona

El 2006, un pare va anar a veure la
bioquimica Fatima Bosch amb
una esperanca: que els ratolins
modificats geneticament al labo-
ratoride la investigadora servis-
sin per a la malaltia neurodege-
nerativa de la sevafilla, lamuco-
polisacaridosi tipus IITA. Bosch
estava portant a terme un treball
pioner: restaurar gens d’animals
malalts. En concret, els transferia
gens, que eren les copies correc-
tes dels gens canviats que causa-
ven la malaltia (una estrategia
que forma part del que es diu
terapia genica).

Bosch no havia treballat mai
amb la malaltia d’aquesta nena,
perd es va deixar convencer.
Quinze anys després, s’esta as-
sajant en pacients humansla se-
guretatiles primeres indicacions
d’eficacia d’una terapia desen-
volupada per la investigadora
contraaquesta classe de malalti-
es. «La majoria de les terapies
géniques estan en fase d’investi-
gacid, pero tenim ’expectativa
que en un futur proxim es puguin
aplicar amoltes malalties huma-
nes», afirma.

La investigadora participara
en una trobada en directe a les
xarxes socials d’EL PERIODICO
dijous, 12de gener, ales18.30 ho-
res. Els lectors ilectores que tin-
guin preguntes per a ella poden
enviar-les a entretodos@elpe-
riodico.com. La trobada forma
part de les Converses de Salut,
impulsades per EL PERIODICO,
amb el suport de la Fundacié
Doctor Antoni Esteve.

La terapia genica intenta trac-
tar malalties transferint gens en
teixits del’organisme, o en céllu-
les que es treuen del cosies tor-
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nen a trasplantar després de la
manipulacié genetica. L’exemple
més famads és la vacuna de la co-
vid-19. Les principals vacunes in-
jecten al’organisme gens o RNA,
que desencadenen 1’expressid
d’una de les proteines del virus,
que al seu torn genera la reaccié
immune protectora.

Enmoltes malalties rareshiha
un gen canviat que causa lama-
laltia. Una estrategia possible
consisteix a introduir el gen co-
rrecte en un vector viral (essen-
cialment, unvirusal qual selihan
eliminat els gens virals), que
s’utilitza com a vehicle per entrar
enl’organismeicorregir’error.
Un cas d’exit d’aquest enfoca-
ment és Luxturna, una terapia
ques’injectaal’ullimilloraun ti-
pus de ceguesa congenita.

Bosch va aplicar aquesta estra-
tegia alamucopolisacaridosi ti-
pus ITTA (MPSIIIA) i a quatre altres

malalties rares que comparteixen
el seumecanisme fisiopatologic.
Va desenvolupar un métode per
administrar la terapia directa-
ment al liquid cefalorraquidi.
Després d’uns resultats promete-
dors en ratolins i gossos, ara la
farmaceutica Esteve ’esta assa-
jant en pacients de MPSIIIA en fa-
sesinicials.
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Elcamp de la terapia genica té
tant potencial que ha cridat
’atenci6 de I’Agencia Mundial
Antidopatge. Bosch forma part
d’un comite que aquesta organit-
zacié va crear després d’assaben-
tar-se que amb terapia genica es
podia transferir a ratolins |eritro-
poietina (EPO), una substancia
dopant. «Aquesta aplicacié posa
demanifest la diferencia entre te-
rapiaimillora», comentalain-
vestigadora. El gran escull dela
terapia genica sén les malalties
més comunes, en les quals inter-
venen molts gens i factors ambi-
entals. «En aquest cas, no estaclar
d’entrada quins gens terapeutics
s’han de transferir», explica
Bosch. No obstant, ja hi ha casos
d’exit, com les terapies basades
encellules CAR-T peraalguns ti-
pus de cancer.

Bosch també ha aconseguit
avangos en aquest ambit, en con-

cret amb la diabetis de tipus 1. Per
mitja d’injeccions intramuscu-
lars, el seu equip va aconseguir
que uns gossos diabétics tingues-
sinunavida lliure de la malaltia
finsavuit anys després del tracta-
ment. Bosch assegura que aquest
enfocament s’hauria d’assajar en
pacients humans en un futur
proxim de lama de Kyria Thera-
peutics, una start-up nord-ame-
ricana ala qualla UAB hallicenciat
el tractament.

Els costos de la terapia

«El gran coll d’ampolla és lama-
nufactura dels vectors virals d’al -
tissima qualitat per poder tractar
pacients humans», explica Bosch.
Les terapies geniques solen tenir
costos altissims, de fins amilions
d’euros. «Seria important gene-
rar els vectors clinics mitjancant
sistemes que permetin reduir els
seus costos de manufactura, de
manera que aixi es podrien trac-
tar molts pacients», indicalain-
vestigadora.

Nascuda a Figueres el 1957 i
criada a Espolla, Bosch va estudi-
ar Farmacia a la Universitat de
Barcelona. Després vaemprendre
el doctorat sota la direcci6 de Joan
Guinovart, que aviat se’n va anar
alaUniversitat Autonoma de Bar-
celona (UAB), amb el grup que va
fundar la Facultat de Veterinaria.
Durant els anys 80, Bosch va tre-
ballar entre la UAB i els Estats
Units, primer ala Vanderbilt Uni-
versity (Nashville) i després ala
Case Western Reserve University
(Cleveland).

El1990 es va assentar definiti-
vament a la UAB, on va crear el
primer laboratori de ratolins
transgenics a Espanya. D’allava
sorgir el 2003 el Centre de Biologia
Animal i Terapia Genica (CBA-
TEG), on s’han forjat els principals
resultats dela investigadora. m




