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Estrategies de terapia genica per
I'esclerosi multiple

istock/nathaphat

L'esclerosi multiple és una malaltia inflamatoria i desmielinitzant del sistema nervios central
que afecta 2,5 milions de persones a tot el mén. Actualment no hi ha cap cura per a aquesta
patologia i els farmacs disponibles estan destinats a la regulacié del procés inflamatori amb
la finalitat de reduir el nombre de brots inflamatoris anuals i endarrerir el maxim temps
possible I'aveng cap a les formes més agressives de la malaltia.

Les causes primaries de l'esclerosi multiple sén desconegudes. Tot i aix0, esta ampliament
estudiat que el sistema immunitari és el causant dels atacs inflamatoris que acaben
generant els simptomes clinics en els pacients. Hi ha diverses molécules clau en la
immunopatogénia de I'esclerosi multiple, com la IL-21, la qual esta involucrada tant en la
resposta inflamatoria inicial com a 'efectora.

Un estudi dut a terme conjuntament entre el grup de recerca de Terapia Génica per Sistema
Nerviés (UAB) i el Centre d'Esclerosi Multiple de Catalunya del VHIR ha desenvolupat una
estratégia de terapia génica basada en una unica administracié de vectors adenoassociats
que codifiquen una proteina (sIL21R) capag de bloquejar la funcié proinflamatoria de la IL-21



i aixi poder reduir o fins i tot evitar la resposta inflamatoria. Aixd ha estat provat en el model
muri d'EAE, on s'indueix la resposta immune contra una proteina que conté la mielina de les
neurones.
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El tractament amb
sIL21R evita la unié de
la IL-21 al seu receptor

L'administracié preventiva del tractament, és a dir, abans de l'aparici6 dels simptomes
neurologics en el model animal, va mostrar un efecte protector reduint el nombre d'animals
que van desenvolupar la patologia, aixi com una menor inflamacio al sistema nerviés central
i una millora del perfil immunoldgic dels animals tractats respecte del grup control. L'efecte
beneficiés del tractament també es va observar en aplicar-lo una vegada ja establerts els
signes neurologics de la malaltia als animals.

Tot i que encara calen estudis addicionals que acabin d'optimitzar les condicions de
tractament idonies, aquest tractament ha mostrat resultats esperancadors tant en etapes
inicials com en etapes amb simptomatologia avangada. Per tot aix0, aquest tractament es
podria considerar una nova possible terapia capac¢ d'exercir una regulacié efectiva de la
resposta inflamatodria desenvolupada a I'esclerosi multiple.
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