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Prerequisitos

No existen prerrequisitos para cursar esta asignatura. Sin embargo, es aconsejable para facilitar el buen
seguimiento de la materia por parte del alumno y el logro de los resultados de aprendizaje planteados que el
alumno tenga conocimientos previos de Biologia Celular, Genética, Biologia Molecular y Tecnologia del DNA
Recombinante.

Es aconsejable también que los estudiantes tengan conocimiento de inglés para poder utilizar fuentes de
informacién del campo.

Objetivos y contextualizacién

Los objetivos de la asignatura de Terapia Génica y Celular se centraran en proporcionar al alumno
conocimientos en la manipulaciéon génica de las células con fines terapéuticos y tecnologias asociadas. Asi,
los contenidos de la materia seran: Descripcion de la terapia génica in vivo y ex vivo; estudio de los diferentes
vectores utilizados para la transferencia génica, tanto virales como no virales, sus ventajas y desventajas, las
vias de administracion y las aplicaciones al tratamiento de enfermedades humanas hereditarias y no
hereditarias. Descripcion de terapia celular. Trasplante de células somaticas diferenciadas (islotes,
hepatocitos, médula 6sea). Trasplante de células madre pluripotenciales (embrionarias y adultas). Fuentes
celulares para la terapia celular. Aplicaciones terapéuticas de la terapia celular. Aspectos de bioseguridad,
éticos y legales de la terapia celular en humanos.

Competencias

® Aplicar las bases legales y éticas implicadas en el desarrollo y aplicacion de las ciencias moleculares
de la vida



® Aplicar las normas generales de seguridad y funcionamiento de un laboratorio y las normativas
especificas para la manipulacion de diferentes sistemas bioldgicos

® Aplicar las técnicas principales de utilizacion en sistemas bioldgicos: métodos de separacion y
caracterizacion de biomoléculas, cultivos celulares, técnicas de DNA y proteinas recombinantes,
técnicas inmunoldgicas, técnicas de microscopia...

® Aplicar los recursos informaticos para la comunicacion, la busqueda de informacion, el tratamiento de
datos y el calculo

® Colaborar con otros companieros de trabajo

® Describir las caracteristicas de los distintos tipos celulares estructural, fisiologica y bioquimicamente y

explicar la forma en que sus propiedades se adecuan a su funcion biolégica

Interpretar resultados experimentales e identificar elementos consistentes e inconsistentes

Leer textos especializados tanto en lengua inglesa como en las lenguas propias

Pensar de una forma integrada y abordar los problemas desde diferentes perspectivas

Saber conjugar la busqueda y generacién de conocimientos con la solucién de los problemas de su

competencia, a través de un sentido ético y social

® Saber hacer una presentacion oral, escrita y visual de su trabajo a una audiencia profesional y no
profesional en inglés y entender el lenguaje y propuestas de otros especialistas

® Tener capacidad de aprendizaje autobnomo demostrando la capacidad de auto-dirigirse en las
actividades de aprendizaje tras recibir instrucciones especificas generales

® Tener capacidad de autoevaluacion

® Tener capacidad de liderazgo y direcciéon de equipos

® Tener iniciativa y espiritu emprendedor

® Tener y mantener un conocimiento actualizado de la estructura, organizacion, expresion, regulacion y
evolucién de los genes en los seres vivos

Resultados de aprendizaje

1. Aplicar las normas generales de seguridad y funcionamiento de un laboratorio y las normativas
especificas para la manipulacion de diferentes sistemas bioldgicos
2. Aplicar los recursos informaticos para la comunicacion, la busqueda de informacion, el tratamiento de
datos y el calculo
Colaborar con otros companieros de trabajo
Describir los fundamentos de la terapia celular y sus aplicaciones
Describir los fundamentos de la terapia génica in vivo i ex vivo.
Interpretar resultados experimentales e identificar elementos consistentes e inconsistentes
Leer textos especializados tanto en lengua inglesa como en las lenguas propias
Pensar de una forma integrada y abordar los problemas desde diferentes perspectivas
Realizar un protocolo de utilizaciéon de terapia génica
Reconocer los aspectos de bioseguridad, éticos y legales de la terapia celular en humanos
Saber conjugar la busqueda y generacion de conocimientos con la solucion de los problemas de su
competencia, a través de un sentido ético y social
. Saber hacer una presentacion oral, escrita y visual de un trabajo a una audiencia profesional y no
profesional en inglés
13. Tener capacidad de aprendizaje autonomo demostrando la capacidad de auto-dirigirse en las
actividades de aprendizaje tras recibir instrucciones especificas generales
14. Tener capacidad de autoevaluacién
15. Tener capacidad de liderazgo y direccion de equipos
16. Tener iniciativa y espiritu emprendedor
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Contenido

En las clases de teoria se impartiran los siguientes contenidos o temario:

TEMA 1
Bases conceptuales de la Terapia Génica. Terapia Génica in vivo y ex vivo. Introduccién a la Terapia Celular.

TEMA 2



Vectores retrovirales derivados del virus de la leucemia murina. Ciclo replicativo de los retrovirus. Obtencién
de vectores retrovirales. Expresion génica a partir de vectores retrovirales. Aplicaciones.

TEMA 3
Vectores lentivirales (LV). Estructura genética de los lentivirus. Obtencién de vectores derivados de lentivirus.
Caracteristicas. Aplicaciones.

TEMA 4

Vectores adenoviricos. (Ad). Estructura y organizaciéon genémica de los adenovirus. Obtencion de vectores
adenoviricos. Caracteristicas. Aplicaciones. Obtencion de vectores de ultima generacién menos
inmunogénicos (HD-Ad). Adenovirus oncoliticos.

TEMA 5
Vectores adenoasociados (AAV). Biologia de los virus adenoasociados. Obtencién de vectores recombinantes
derivados de virus adenoasociados. Caracteristicas. Aplicaciones.

TEMA 6
Vectores no virales (I). Utilizacion de liposomas cationicos en terapia génica. Transferencia génica mediada
por polimeros catidnicos. Transferencia génica mediada por receptores.

TEMA 7

Vectores no virales (ll). Transferencia de DNA plasmidico en solucién a musculo esquelético.
Electrotransferencia. Transferencia de DNA plasmidico en solucién a higado mediante procedimientos
hidrodinamicos. Aplicaciones.

TEMA 8
ARN de interferencia (siRNA). Terapia génica basada en la utilizaciéon de siRNA. Aplicaciones.

TEMA 9
Modificaciéon génica mediante "Zinc-finger nucleasas”, otras "nucleasas" y otras "Meganucleases". Aplicacion
en el campo de la terapia génica.

TEMA 10
Terapia Génica ex vivo; Células madre hematopoyéticas.

TEMA 11
Introduccion a las Células Madre Embrionarias (ES cells). Diferenciacion de ES cells. Aplicaciones clinicas de
las ES cells.

TEMA 12
Células Madre Adultas y sus aplicaciones.

TEMA 13
Reprogramacion y induced Pluripotent Stem Cells (iPS).

TEMA 14
Terapia génica para enfermedades hereditarias monogénicas: Inmunodeficiencias. Enfermedades
lisosomales. Fibrosis quistica. Enfermedades oculares. Hemofilia. Distrofias musculares. Otras enfermedades.

TEMA 15

Terapia génica para cancer. Inmunoterapia. Utilizacionde genes "suicidas". Terapias antiangiogénicas.
Utilizacion de genes supresores de tumores. Utilizaciéon de secuencias antisentido. Otras estrategias
terapéuticas.

TEMA 16

Terapia génica para diabetes mellitus. Terapia génica para enfermedades cardiovasculares. Terapia génica
para enfermedades neurodegenerativas. Terapia génica para enfermedades infecciosas: Sida, Hepatitis.
Vacunas de ADN.



TEMA 17
Terapia celular para la regeneracion del oso y cartilago.

TEMA 18
Terapia celular para la regeneracion de la piel. Terapia celular para la regeneracion de enfermedades
oculares.

TEMA 19
Terapia celular para Parkinson y otras enfermedades del Sistema Nervioso Central.

TEMA 20
Terapia celular para la diabetes y enfermedades cardiovasculares.

TEMA 21
Protocolos clinicos de terapia génica y/o celular. Fases. Regulacién Europea. Regulacion en USA. Aspectos
éticos de la terapia génica y celular.

En las clases de practicas se plantean tres ejercicios. En el primero se trata de un trabajo de disefio de una
estrategia de terapia génica o celular por una enfermedad desde la prueba de concepto hasta los estudios
clinicos con pacientes humanos. Sirve como trabajo de sintesis de todos los conocimientos explicados en las
clases tedricas. En el segundo se trata de tener una experiencia practica de la utilizacion de animales en los
estudios de terapia génica y celular. Vemos métodos de administracion de diferentes vectores. En el tercer
ejercicio les mostramos a los alumnos como realizar una hepatectomia parcial para terapias genéticas
dirigidas a higado.

Contenido de las practicas de laboratorio:

- Disefio de una estrategia de terapia génica o celular. Discusion de las diversas opciones.
- Introduccion a la utilizacion de animales en los estudios de terapia génica y celular.
- Métodos y vias de administracion de vectores virales y no virales.

Metodologia

La asignatura de Terapia Génica y Celular consta de clases tedricas, clases practicas, y presentaciones orales
de trabajos tutorizados. Las actividades formativas de la asignatura se complementan.

Clases de Teoria

El contenido del programa de teoria sera impartido principalmente por el profesor en forma de clases
magistrales con soporte audiovisual. Las presentaciones utilizadas en clase por el profesor estaran a
disposicion de los alumnos en el Campus Virtual/Moodle de la asignatura. Estas sesiones expositivas
constituiran la parte mas importante del apartado de teoria. Se aconseja que los alumnos consulten de forma
regular los libros y enlaces recomendados en el apartado de Bibliografia de esta guia docente y en el Campus
Virtual/Moodle para consolidar y clarificar, si es necesario, los contenidos explicados en clase.

Practicas de laboratorio

Las clases practicas estan disefiadas para que los alumnos integren de una manera experiencial los
conocimientos impartidos en las clases tedricas, tengan una experiencia directa del manejo de animales de
experimentacion en estos estudios y vivan la emocion de la investigacion.

Se trata de 3 sesiones de 3h cada una (de 15h a 19h), trabajando en grupos de 2 personas bajo la supervisiéon
de un profesor responsable. Las fechas de los diferentes grupos de practicas y los laboratorios se podran
consultar con la suficiente antelacién en el Campus Virtual/Moodle de la asignatura.

La asistencia a las clases practicas es obligatoria.



El Manual de Practicas estara disponible en el Campus Virtual/Moodle. En cada sesién de practicas, es
obligatorio que el estudiantelleve: su propia bata, unboligrafo y el Manual de Practicas.

Presentaciones orales de trabajos

Los alumnos prepararan y realizaran una presentacion oral, ante la clase, de un trabajo de investigacion
actual, relacionado con la terapia génica y celular y publicado en revistas cientificas internacionales. La
preparacion de esta exposicion sera en grupos de 2 alumnos y serd tutorizada. La exposicion oral sera de 10
minutos, repartidos equitativamente entre los integrantes del grupo, mas 5 minutos para preguntas (total 15
minutos). El objetivo es que los alumnos se habitlen a la busqueda de publicaciones cientificas, su lectura e
interpretacion, y en su caso vision critica, de graficas, tablas y resultados, de manera guiada. Por otra parte,
los alumnos también profundizaran en las aplicaciones actuales de la tecnologia de animales transgénicos.

Tutorias

Las presentaciones orales de trabajos estan tutorizadas. Ademas, a peticidon de los alumnos se realizaran
tutorias individuales a lo largo de la asignatura. El objetivo de estas sesiones sera el de resolver dudas,
repasar conceptos basicos y orientar sobre las fuentes de informacién consultadas y sobre cémo hacer una
exposicion cientifica en publico.

Actividades
Titulo Horas ECTS Resultados de aprendizaje
Tipo: Dirigidas
Clases practicas 12 0,48 1,3,6,8,9,10, 11, 13, 14, 15, 16
Clases tedricas 34 1,36 3,4,5,6,7,8,10, 11
Presentacién oral de trabajos 8 0,32 2,3,4,5,6,7,8,10, 12,13, 14, 15, 16

Tipo: Supervisadas

Tutorias 6 0,24 3,6,8,10,12,13

Tipo: Autonomas

Presentacion oral de trabajos 10 0,4 2,3,5,6,7,8,10,11,12,13, 16
Tiempo de estudio individual 74 2,96 2,4,5,6,7,8,10,11,12, 13, 14, 15, 16
Evaluacion

Para superar la asignatura sera imprescindible obtener una calificacion final de la asignatura igual o superior a
5 puntos (sobre 10) y haber asistido a las practicas. Las actividades de evaluacién programadas son:

Para aprobar la asignatura, la asistencia a las clases practicas es obligatoria.
Un examen tedrico final

Contara un 90% de la nota final. Consiste en un examen final, con preguntas tipo test (verdad o falso),
referentes a la materia impartida en las clases teodricas y las clases practicas.

Habra un examen tedrico de recuperacion de la asignatura, con las mismas caracteristicas que el examen
tedrico final, los alumnos que no lo hayan superado.

Presentacion oral de trabajos




Contara un 10% de la nota final. Se evaluara al alumno de forma individual su presentacion oral del trabajo de
investigaciéon asi como el documento de apoyo audiovisual que hayan preparado en grupo.

Un estudiante obtendra la calificacion de No Evaluable si el nimero de actividades de evaluacién realizadas
ha sido inferior al 50% de las programadas para la asignatura.

Actividades de evaluacién

Titulo Peso Horas ECTS Resultados de aprendizaje

Examen teoria/practicas 90% 6 0,24 2,1,4,5,6,7,8,9,10, 11,12, 13, 14

Presentacion oral de trabajos 10% 0 0 2,3,4,5,6,7,8,10, 12,13, 14, 15, 16
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