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Titulo: Médico explica qué es Elevidys y por qué vale 3,5 millones de ddlares

Es la terapia que necesita el hijo de Camila Gomez, que viaja caminando desde Ancud a Santiago para conseguirlo

Medico explica qué es Elevidys y por
qué vale 3,5 millones de dolares

CamMiLa FIGUEROA

amila Gémez comenzé una ca-
Cminata desde Ancud hasta San-

tiago con el fin de reunir los 3,5
millones de délares que cuesta la Gni-
ca terapia que ha demostrado su po-
tencial beneficio clinico en pacientes
con Distrofia Muscular de Duchenne,
la enfermedad genética que afecta a
su hijo de cinco afos.

La terapia Elevidys, desarrollada
por la farmacéutica Serepta Thera-
peutics, fue aprobada en junio del aio
pasado por la Food and Drug Adminis-
tration (FDA) de Estados Unidos, que
es la agencia que regula los medica-
mentos en ese pafs.

Enrique Brandan, investigador de
la Fundacién Ciencia y Vida, partici-
p6 en el Congreso Internacional de
Biologfa que se realizé en Parfs, Fran-
cia, donde los cientificos abordaron
los desafios de la (nica terapia en el
mundo con cardcter curativo para la
Distrofia Muscular de Duchenne. En
estricto rigor, cuenta Brandan, quien
también es académico de la Univer-

Enrique Brandan,
investigador de la
Fundacioén Ciencia
y Vida, conoce los
efectos de esta
terapia, aprobada por
la FDA de Estados
Unidos.

sidad San Sebastian, aquella distrofia
es una enfermedad genética que se
caracteriza por la ausencia de un gen
que produce una protefna llamada
distrofina. Cuando el cuerpo humano
no es capaz de producir esa proteina,
menciona Brandan, los misculos co-
mienzan a debilitarse.

“La distrofina se encuentra debajo
de la membrana de las fibras muscu-
lares. Es parecido a un amortiguador.
Entonces, cuando uno hace fuerza
esas fibras musculares se contraen
y la distrofina acttia como un amor-
tiguador para que no se rompan los
mdsculos. Si no hay distrofina las fi-
bras se van rompiendo y se genera
necrosis. Ademas, como esas fibras
se regeneran se va generando fi-
brosis, es decir, un misculo lleno de
cicatrices”, explica Brandan, quien
agrega que los pacientes suelen te-
ner una calidad de vida deteriorada
y que fallecen, en promedio, a los 30
anos debido a problemas cardiacos.

¢Qué hace la terapia, doctor
Brandan?

“Es una terapia génica. Eso sig-
nifica que a través de una inyeccién
intravenosa se le administra al pa-
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Camila ya ha
reunido més de
3 mil millones
de pesos.

ciente un gen elaborado en un labo-
ratorio, que permite que el organis-
mo produzca microdistrofina, que es
una proteina similar a la distrofina,
pero con un peso molecular mucho
menor”.

¢Por qué es mas chica que
la natural?

“Porque no es llegar e inyectarle
un gen artificial a una persona. Para
explicarlo en palabras simples, pen-
semos que ese gen se inyecta con un
vehiculo y en este tipo de tratamien-
tos el vehiculo que se suele utilizar
es un virus llamado adenovirus, pero

que estd inactivo y solo se usa como
un transportador. El adenovirus tiene
un limite, entonces, no se le puede
poner un gen muy grande porque
no aguanta. Lo que hicieron los de-
sarrolladores fue crear un gen mas
pequefio que produce una proteina
mas pequefia. Por eso se llama mi-
crodistrofina y no distrofina".

&Y por qué es tan cara la te-
rapia, doctor?

“Por el proceso de fabricacion,
que es el resultado de una inves-
tigacién de unos 30 afos. Acé hay
biologia celular, ingenierfa genética,

El doctor Brandan dice que
el medicamento tiene un
buen pronostico.

virologia, medicina, estudios clinicos
y preclinicos. Imaginese que cuando
uno habla de un medicamento sofisti-
cado significa que hubo una fase diez
a quince afos de investigacién. Esta
es una terapia que debe ingresar a
los 640 musculos que tenemos y tie-
ne que mantenerse en el tiempo por-
que es una sola inyeccién en la vida.
Ademds, las farmacéuticas tienen
patentes que pueden durar entre 10
y 20 afios, luego de eso pasan a ser
publicas, por lo que deben generar
ganancias en ese tiempo acotado.
Otra cosa importante es que la Dis-
trofia Muscular de Duchenne es una
enfermedad genética poco frecuente,
por lo que los pacientes también son
acotados. Todo eso influye".

¢Cémo lo hacen en Estados
Unidos para pagar tanto?

“Sin duda tienen mas dinero que
los chilenos, pero no es que no les
cueste. En Estados Unidos el sistema
de salud funciona con seguros. Los
seguros pagan la terapia".

& Qué dijeron los cientificos
sobre esta terapia?

"Es una terapia promisoria. Creo
que estamos a cinco afos o diez de
observar los resultados claros en ni-
fios que podrian vivir muchos afos y
con una vida bastante normal".
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