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La Unidad de Vigilancia Estratégica de la Fundacién General
CSIC (FGCSIC) elaboro el informe ‘Terapias avanzadas:
actores clave, tendencias y situacion en la Comunidad de
Madrid’, cuyo responsable es Victor Valcarcel. Estas terapias
son tratamientos de enfermedades basados en la genémica

Victor Valcarcel - Analista de la Fundacion General CSIC (FGCSIC)

y la bioingenieria que, ademas de evidentes beneficios para
la salud, representan también una oportunidad estratégica
para el desarrollo econémico regional. Valcarcel explica que
“ante todo, tienen un impacto incalculable en la salud de
pacientes que no cuentan con otras opciones terapéuticas”

“Aunque suene a ciencia ficcion, las terapias
avanzadas ya han empezado a aplicarse y pueden
cambiar la vida de los pacientes”

C. Villanueva/EM

-Las “terapias avanzadas”
de las que habla el informe
son un gran avance cientifi-
co con evidentes benefi-
cios para la salud y para el
desarrollo econémico de la
Comunidad. Expliquenos
cuales son las innovacio-
nes mas destacadas.
Cuando hablamos de “terapias
avanzadas”, nos referimos a
tres grupos de tratamientos
muy innovadores que estan
marcando un antes y un des-
pués en la medicina. En cierto
modo, todos ellos suenan a
ciencia ficcion, pero son tera-
pias que ya han empezado a
aplicarse en hospitales y que
pueden cambiar radicalmente
la vida de muchos pacientes,
porque traen esperanza frente
a enfermedades que, en térmi-
nos generales, no pueden cu-
rarse con otras tecnologias.
Como digo, se trata de tres ti-
pos principales. Por un lado,
estan las terapias génicas,
que consisten, dicho de forma
sencilla, en “reparar” el ADN
de una persona. Es como si
pudiésemos reescribir la infor-
macién que cada célula utiliza
para cumplir su funcion en el
cuerpo. Esto permite corregir
errores que estan grabados
en las instrucciones de nues-
tras células, ya sea por heren-
Cia genética o por mutaciones
que surgen con el tiempo.
Después tenemos las terapias
celulares, que buscan sustituir
células que han dejado de fun-
cionar bien por otras nuevas y
sanas. Estas células pueden
proceder del propio paciente
0 de un donante. Por ejemplo,
se investiga mucho en este
campo para tratar enfermeda-
des como el Parkinson o la
diabetes.

Y, por ultimo, esta la ingenieria
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de tejidos. La idea es fabricar
tejidos, como piel o cartilago,
para reparar zonas danadas
del cuerpo. Como si se trata-
ra de un taller de precision,
permite sustituir “piezas” del
organismo, como la piel, muy
util en casos de quemaduras
graves.

-Segun el estudio, estas te-
rapias representan una
oportunidad estratégica
para el desarrollo econé-
mico regional. Detallenos
mas esta afirmacion, ;co-
mo repercuten en el tejido
econémico?

Estas terapias tienen, ante to-
do, un impacto incalculable en
la salud de pacientes que no
cuentan con otras opciones te-
rapéuticas. Y eso, aungue no
siempre se traduzca en cifras,

tiene un valor inmenso.

Pero entiendo perfectamente
la pregunta, porque el impacto
econdmico también es real y
muy interesante. Para empe-
zar, desde el punto de vista de
la investigacion, las terapias
avanzadas impulsan el desa-
rrollo de grupos cientificos
punteros, capaces de atraer fi-
nanciacion a nivel regional, na-
cional e incluso europeo. Eso
permite que hospitales, univer-
sidades y centros de investiga-
cién consoliden equipos alta-
mente cualificados, cuya pre-
sencia en la comunidad gene-
ra riqueza, empleo y conoci-
miento. Ademas, estas tera-
pias requieren un tejido empre-
sarial sélido, con empresas
biotecnolégicas, farmacéuti-
cas, de diagndstico, logistica,

regulacion... Es un ecosistema
que necesita estar interconec-
tado y que atrae inversiones
de fondos especializados. Co-
mo bien sabemos, la inversion
genera actividad econdmica, y
esta, a suvez, impulsa empleo
y bienestar.

Y no olvidemos que todo este
movimiento gira en torno a
una idea poderosa: mejorar
la vida de las personas. Des-
de el diagnostico mas preci-
so hasta los tratamientos
personalizados, pasando por
la concienciacién social so-
bre enfermedades raras o
poco visibles, todo forma
parte de una maquinaria que,
cuando funciona, nos con-
vierte en una sociedad mas
digna, mas justa y mas espe-
ranzada. Seguro que eso tie-

“Aplicar gendmica y
bioingenieria en la
investigacion impulsa
una medicina mas
precisa, mds humanay
con mas esperanza”

ne valor econémico tam-
bién...

-¢En qué medida supondria
un avance utilizar la genoé-
mica y la bioingenieria en
la investigacion de enfer-
medades neurodegenerati-
vas como el Parkinson o el
Alzheimer?

Para ser sincero, y hasta don-
de hemos podido detectar en
este informe de la Fundacion
General CSIC, todavia no exis-
ten tratamientos definitivos pa-
ra estas enfermedades. Pero,
sin duda, el uso de la genomi-
cay la bioingenieria supondria
un avance enorme, y no solo
por la posibilidad de desarro-
llar tratamientos mas efica-
ces. Desde mi punto de vista,
estas dos herramientas estan
revolucionando la forma en
que entendemos y abordamos
muchas dolencias, y en el ca-
so del Parkinson o el Alzhei-
mer pueden marcar una dife-
rencia decisiva.

Por un lado, la gendmica nos
permite conocer en profundi-
dad el “manual de instruccio-
nes” de cada persona: su
ADN. Gracias a ello, los cientifi-
cos pueden identificar los ge-
nes implicados, entender por
qué algunas personas desa-
rrollan estas enfermedades y
otras no, y buscar nuevas for-
mas de prevenirlas o tratarlas.
Ademas, nos acerca a una
medicina mas personalizada,
adaptada a las caracteristicas
genéticas de cada paciente.
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“Madrid dispone de
una importante red de
centros de
investigacion que
desempefia una labor
muy destacable”

Por otro lado, la bioingenieria
permite disenar soluciones a
medida. Por ejemplo, se pue-
den crear modelos celulares
en laboratorio a partir de célu-
las de pacientes para estudiar
cémo progresa la enfermedad,
o incluso generar neuronas
nuevas a partir de células ma-
dre. Seria como construir “ban-
cos de pruebas” vivos, redu-
ciendo asi la necesidad de ex-
perimentar en animales.
Ademas, fuera de lo que es el
campo propiamente de las te-
rapias avanzadas, también se
continua trabajando desde la
medicina tradicional y al mismo
tiempo se esta investigando en
dispositivos que ayuden a me-
jorar la funcién cerebral o inclu-
so restaurar la comunicacion
entre neuronas danadas.

Yo creo que aplicar gendmicay
bioingenieria no solo mejora
nuestro conocimiento, sino
que impulsa una medicina mas
precisa, mas humanay con
mas esperanza.

-¢;La Comunidad de Madrid
tiene una posicion privile-
giada en cuanto al conoci-
miento, la investigacion y el
desarrollo de las terapias
avanzadas?

Sin duda, la Comunidad de Ma-
drid se ha consolidado como
una de las regiones mas dina-
micas del pais en este ambito.
Su ritmo de crecimiento, el ni-
vel de inversion y la concentra-
cion de talento la convierten en
un polo de atraccion para prac-
ticamente cualquier tecnolo-
gia, y las terapias avanzadas
No son una excepcion.

Es cierto que, historicamente,
Cataluna ha sido pionera en es-
te campo y sigue manteniendo
una posicion de liderazgo, pe-
ro Madrid esta acortando dis-
tancias de forma notable. Lo
esta haciendo gracias a su ca-
pacidad para atraer inversion,
tanto en emprendimiento e in-
novacion como en la instala-
cion de centros de produccion
o logistica de grandes compa-
fias farmacéuticas y biotecno-
l6gicas.

En cuanto a los tratamientos,
Madrid se sitlia como la segun-
da comunidad con mas solici-
tudes de terapias avanzadas,
solo por detras de Catalufa.
Cuenta, ademas, con una red

hospitalaria muy potente, en la
que muchos centros estan vin-
culados a institutos de investi-
gacion.

También dispone de una im-
portante red de centros de in-
vestigacion, tanto del CSIC co-
mo de las universidades, que
desempenan, a nuestro enten-
der, una labor muy destacable.
En el informe que hemos ela-
borado en la FGCSIC hemos
tratado de identificar fortale-
zas, pero también areas de
mejora. Entre ellas, podriamos
destacar la necesidad de im-
pulsar mas el emprendimiento
en torno a estas terapias, fo-
mentando la creacién de nue-
vas empresas, asi como mejo-
rar las sinergias entre los cen-
tros de investigacion (universi-
tarios y del CSIC) y la red hospr
talaria. Potenciar estas cone-
xiones permitiria avanzar aun
mas rapidamente en la aplica-
cién de estos tratamientos in-
novadores.

-Y a nivel europeo, ;como
esta nuestro pais en este
sentido, si lo comparamos
con el resto de Europa?

A nivel mundial, en el &mbito de
la investigacion en terapias
avanzadas, Espafa estaria
aproximadamente en el déci-
mo puesto en lo que respecta

a la produccion cientifica, pero
si lo ponemos en relacion con
el PIB, diversos estudios colo-
can a nuestro pais en una des-
tacable quinta posicién, por de-
lante incluso de Reino Unido,
Corea del Sur e ltalia.

Dentro de Europa, Espana ocu-
pa una posicion destacada en
este ambito de las terapias
avanzadas, sobre todo en lo
gue respecta a la realizacién
de ensayos clinicos. De hecho,
somos uno de los paises con
mayor numero de ensayos ac-
tivos, lo cual refleja cierta capa-
cidad del sistema para integrar
investigacion e innovacion en
contextos hospitalarios.
-;Cuales son las técnicas y
terapias avanzadas mas re-
levantes que ya se estan
desarrollando en la Comu-
nidad de Madrid y qué enti-
dades lideran estas investi-
gaciones?

En la Comunidad de Madrid ya
hay terapias avanzadas en uso
clinico que, aunque suenan a
ciencia del futuro, son hoy una
realidad gracias a anos de in-
vestigacion publica en hospita-
les y universidades. Podemos
destacar tres ejemplos espe-
cialmente representativos.

La primera es Alofisel, una te-
rapia celular desarrollada en

colaboracion entre la Universi-
dad Auténoma de Madrid
(UAM) y el CSIC. Esta dirigida al
tratamiento de fistulas periana-
les complejas en pacientes
con enfermedad de Crohn, un
tipo de complicacién muy dolo-
rosa y dificil de tratar. Alofisel
utiliza células madre con pro-
piedades antiinflamatorias para
favorecer la curacion del tejido
danado.

El segundo caso es NC1, una
terapia pionera del Hospital
Puerta de Hierro de Majada-
honda para tratar lesiones me-
dulares traumaticas croénicas.
Utiliza células madre del propio
paciente, que se extraen de la
médula 0sea, se cultivan en el
laboratorio del hospital y se
reimplantan en la zona danada.
Aunqgue no cura la lesion, en ak
gunos casos hay mejoras en
sensibilidad o movilidad.

El tercer ejemplo es Celyvir, de-
sarrollado en el Hospital Infantil
Nino Jesus. En este caso, las
células madre se usan como
vehiculo para transportar un vi-
rus modificado que ataca ex-
clusivamente a las células can-
cerosas. Esta estrategia, que
comenzd a aplicarse en 2005,
ha dado resultados prometedo-
res, especialmente en pacien-
tes pediatricos con cancer que

no respondian a otras terapias.
-Las terapias avanzadas re-
quieren una gran inversion
en I+D. ;Como se presenta
el futuro en este sentido?
Las terapias avanzadas repre-
sentan una de las areas mas
prometedoras en la medicina
actual, ofreciendo soluciones
esperanzadoras para enferme-
dades complejas y, en muchos
casos, sin opciones terapéuti-
cas previas. Sin embargo, su
desarrollo y aplicacién requie-
ren inversiones significativas
en investigacion y desarrollo
(I+D), lo que plantea desafios y
oportunidades para el futuro.
Es necesario poseer un ecosis-
tema muy maduro, que integre
una legislacion que asegure,
por un lado la agilidad en la im-
plantacion de las terapias, pero
sin comprometer la seguridad
de los pacientes.

Los costes de desarrollo e in-
cluso los costes finales de los
tratamientos son a veces muy
elevados, por lo que desde su
origen hay que hacer apues-
tas: por la viabilidad, la aplica-
bilidad, la cobertura... Es un
tema muy complejo, desde
luego.

En Espana, la inversion en [+D
ha alcanzado cifras récord, re-
flejando el compromiso cre-
ciente con la innovacion cientifi
cay tecnoldgica. No obstante,
persisten desafios para mejo-
rar la posicion del pais en indi-
ces globales de innovacion, lo
que subraya la necesidad de
aplicar eficazmente la excelen-
te ciencia producida.

La colaboracion entre el sector
académico y empresarial es
esencial para avanzar en estos
campos, destacando la impor-
tancia de aprovechar el talento
local y fomentar una mentali-
dad innovadora. Ademas, la
complejidad organizativa y la
inversion que requieren las te-
rapias avanzadas exigen nue-
vos modelos de gestion sani-
taria. Es fundamental desarro-
llar estrategias que permitan
una inversion continuaday
sostenible en el tiempo, evitan-
do interrupciones en proyec-
tos y fomentando la innova-
cion y el desarrollo de nuevas
terapias.

Como un gran aprendizaje de
nuestro informe, creo que el
futuro de la inversién en [+D
para terapias avanzadas en
Espafa dependera de la capa-
cidad para mantener y aumen-
tar el compromiso financiero,
fomentar la colaboracién publi-
co-privada y ser capaces de
desarrollar modelos de ges-
tién que faciliten la innovacion
continua en el sector sanitario.



