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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
informacion del campo.

Objetivos y contextualizacion

Los objetivos de la asignatura de Terapia Génica y Celular se centraran en proporcionar al alumno
conocimientos en la manipulacién 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 administracién 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



® Demostrar que conoce y comprende las técnicas relacionadas con las tecnologias genéticas y de la
reproduccion.

® Introducir cambios en los métodos y los procesos del ambito de conocimiento para dar respuestas
innovadoras a las necesidades y demandas de la sociedad.

® | eer y criticar articulos cientificos originales y de revisién en el campo de la biomedicina, y ser capaz
de evaluar y elegir las descripciones metodoldgicas adecuadas para el trabajo de laboratorio
biomédico.

® Que los estudiantes hayan demostrado poseer y comprender conocimientos en un area de estudio que
parte de la base de la educacion secundaria general, y se suele encontrar a un nivel que, si bien se
apoya en libros de texto avanzados, incluye también algunos aspectos que implican conocimientos
procedentes de la vanguardia de su campo de estudio.

® Que los estudiantes hayan desarrollado aquellas habilidades de aprendizaje necesarias para
emprender estudios posteriores con un alto grado de autonomia.

® Que los estudiantes puedan transmitir informacion, ideas, problemas y soluciones a un publico tanto
especializado como no especializado.

® Que los estudiantes sepan aplicar sus conocimientos a su trabajo o vocacién de una forma profesional
y posean las competencias que suelen demostrarse por medio de la elaboracion y defensa de
argumentos y la resolucion de problemas dentro de su area de estudio.

® Que los estudiantes tengan la capacidad de reunir e interpretar datos relevantes (normalmente dentro
de su area de estudio) para emitir juicios que incluyan una reflexién sobre temas relevantes de indole
social, cientifica o ética.

® Trabajar como parte de un grupo junto con otros profesionales, comprender sus puntos de vista y
cooperar de forma constructiva.

Resultados de aprendizaje

1. Buscar y gestionar la informacién procedente de diversas fuentes.

2. Explicar la patogenia asociada a los procesos reproductivos.

3. Introducir cambios en los métodos y los procesos del ambito de conocimiento para dar respuestas
innovadoras a las necesidades y demandas de la sociedad.

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

5. Que los estudiantes hayan demostrado poseer y comprender conocimientos en un area de estudio que
parte de la base de la educacion secundaria general, y se suele encontrar a un nivel que, si bien se
apoya en libros de texto avanzados, incluye también algunos aspectos que implican conocimientos
procedentes de la vanguardia de su campo de estudio.

6. Que los estudiantes hayan desarrollado aquellas habilidades de aprendizaje necesarias para
emprender estudios posteriores con un alto grado de autonomia.

7. Que los estudiantes puedan transmitir informacién, ideas, problemas y soluciones a un publico tanto
especializado como no especializado.

8. Que los estudiantes sepan aplicar sus conocimientos a su trabajo o vocacién de una forma profesional
y posean las competencias que suelen demostrarse por medio de la elaboracion y defensa de
argumentos y la resolucion de problemas dentro de su area de estudio.

9. Que los estudiantes tengan la capacidad de reunir e interpretar datos relevantes (normalmente dentro
de su area de estudio) para emitir juicios que incluyan una reflexién sobre temas relevantes de indole
social, cientifica o ética.

10. Reconocer y distinguir los principios éticos y la legislacion vigente en relacion a la manipulacion
genética animal y la experimentacién animal, la terapia génica y las técnicas de reproduccion, en su
aplicacion a la biomedicina.

11. Trabajar como parte de un grupo junto con otros profesionales, comprender sus puntos de vista y
cooperar de forma constructiva.

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. Introduccion a la Terapia Celular.

TEMA 2
Vectores retrovirales derivados del virus de la leucemia murina. Ciclo replicativo de los retrovirus. Obtencion
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 organizacion gendmica de los adenovirus. Obtencion de vectores
adenoviricos. Caracteristicas. Aplicaciones. Obtencién de vectores de ultima generacion menos
inmunogeénicos (HD-Ad). Adenovirus oncoliticos.

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

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

TEMA 7

Vectores no virales (Il). 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 utilizacion de siRNA. Aplicaciones.

TEMA 9
Modificacion 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. Utilizacion 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 utilizaciéon 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:

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

*A menos que las restricciones impuestas por las autoridades sanitarias obliguen a una priorizacion o
reduccién de estos contenidos.

Metodologia

La asignatura de Terapia Génica y Celular consta de clases teodricas, 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 emocién de la investigacion.




Se trata de 3 sesiones de 3h cada una (de 15h a 19h), trabajando en grupos de 2 personas bajo la supervisién
de un profesor responsable. Las fechas de los diferentes grupos de practicas y los laboratorios se podran
consultar con la suficiente antelacion 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 sesion 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 sera 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 habitlien 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 peticion 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.

*La metodologia docente propuesta puede experimentar alguna modificacion en funcion de las restricciones a
la presencialidad que impongan las autoridades sanitarias.

Actividades
Titulo Horas ECTS Resultados de aprendizaje
Tipo: Dirigidas
Clases practicas 12 0,48 10, 11
Clases tedricas 34 1,36 2,4, 11
Presentacién oral de trabajos 9 0,36 2,10, 11

Tipo: Supervisadas

Tutorias 5 0,2 10, 11

Tipo: Auténomas

Presentacién oral de trabajos 10 0,4 1,4, 11
Tiempo de estudio individual 74 2,96 1,4,10
Evaluacion

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

1.- Un examen teodrico final




Contara un 50% de la nota final (5 puntos sobre 10). Consiste en un examen final, con preguntas tipo test
(Verdadero o Falso), referentes a la materia impartida en las clases tedricas. Se requerira obtener una nota
minima de 2,5 puntos sobre 5 en este examen para aprobar la asignatura.

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

2.- Un examen de las clases de practicas de laboratorio

Contara un 15% de la nota final (1,5 puntos sobre 10). Consiste en un examen con preguntas tipo test
(Verdadero o Falso). Se realizara al final del periodo de las clases de practicas.

Para aprobar la asignatura, la asistencia a las clases practicas es obligatoria.

3.- Ejercicio de autoaprendizaje

Contara un 10% de la nota final (1 punto sobre 10), Consiste en un ejercicio que el alumno debera desarrollar
por su cuenta. Estara disponible en el Campus Virtual a finales de abril.

4.- Presentacion oral de trabajos de investigacion

Contara un 15% de la nota final (1,5 puntos sobre 10). Se evaluara la presentacion oral del trabajo a cada
alumno de forma individual, asi como la busqueda bibliograficay el documento de apoyo audiovisual que
hayan preparado en grupo.

5.- Asistencia a la presentacion oral de trabajos de investigacion

Contara hasta un 10% de la nota final (1 punto sobre 10). Se evaluara tanto la asistencia como la participacion
en las discusiones cientificas de las sesiones, siguiendo el baremo:

Asistencia 90-100% = 1 punto

Asistencia 80-89% = 0,8 puntos

Asistencia 70-79% = 0,7 puntos

Asistencia 60-69% = 0,6 puntos

Asistencia 50-59% = 0,5 puntos

Asistencia 0-49% = 0 puntos

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

*La evaluacion propuesta puede experimentar alguna modificacién en funcién de las restricciones a la
presencialidad que impongan las autoridades sanitarias.

Actividades de evaluacién

Titulo Peso Horas ECTS Resultados de aprendizaje



Asistencia a la presentacion oral de trabajos de investigacion 10% 0 1,4,10

Ejercicio de autoaprendizaje 10% 0,04 1,3,4,5,6,7,8,9,10, 11
Examen de las clases de practicas de laboratorio 15% 0,04 1,4,10, 11

Examen tedrico final 50% 0,12 1,2,4,10

Presentacion oral de trabajos de investigacion 15% 0,04 1,3,4,5,6,7,8,9,10, 11
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