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La historia de los chilenos que dieron un gran salto hacia un tratamiento contra la ELA
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['INo Definida

Cristian Droppelmann, Danae Campos-Melo y Verénica Noches trabajan en la U. de Western (Canadd):

La historia de los chilenos que dieron un gran

—

Investigadores nacionales

encontraron el rol que tiene una |

proteina clave en el desarrollo
de la esclerosis lateral
amiotrdfica, lo que podria dar
paso a un medicamento
verdaderamente efectivo, el
cual no existe en la actualidad.

JANINA MARCANO

1 matrimonio de los biélogos
E moleculares chilenos Cristian

Droppelmann y Danae Cam-
pos-Melo lleva més de ocho afios in-
vestigando cémo desarrollar un medi-
camento que ayude a los pacientes
que presentan esclerosis lateral amio-
tréfica (ELA).

Se trata de una patologia neurode-
generativa que se caracteriza por la
muerte de las neuronas responsables
del movimiento del cuerpo, llamadas
motoneuronas.

Como consecuencia, el paciente
sufre progresivamente debilidad,
atrofia y pardlisis de los musculos de
las extremidades, el tronco y de aque-
Tlos que controlan la funcién respira-
toria (el fisico britdnico Stephen Haw-
king padecié esta patologfa). Todos
los anos, cada 21 de junio, se conme-
mora el Dia Mundial de la lucha con-
tra la ELA, una enfermedad que ac-
tualmente no cuenta con un trata-
miento efectivo.

Esa es la realidad que esta pareja de
investigadores quiere cambiar. El de
Puerto Montt y ella de Valdivia, estu-
diaron su pregrado y doctorados en
Chile; y posteriormente se fueron a
Canada a realizar un segundo posdoc-
torado en la Universidad de Western
(Ontario).

Desde entonces, en los laboratorios
de esa casa de estudios, ambos cientifi-
cos han investigado juntos la ELA. Y
ahora acaban de dar un gran salto en
ese camino: descubrieron el rol que
tiene una protefna para frenar la enfer-
medad y estdn avanzando en estudios
para desarrollar una droga biolégica
con el potencial de convertirse en una
terapia efectiva.

Sus ensayos demostraron especifi-
camente que el fragmento de una pro-
tefna es capaz de bloquear la toxicidad

De izquierda a derecha, Danae Campos-Melo, Cristian Droppel

Cristian Droppelmann usa una de las herramientas de inteligencia artificial que les

permite estudiar en profundidad las proteinas que estan investigando.

dentro de las células generadas por
unas sustancias llamadas agregados
de TDP-43, y que son los causantes de
laenfermedad. Los hallazgos se publi-
caron hace poco en la revista Brain de

la Universidad de Oxford.

“Mientras estdbamos trabajando
para entender en qué consistia la en-
fermedad, nos dimos cuenta de que
esta proteina era buena para las célu-

CEDIDA

mann y Verdnica Noches. Los tres investigadores trabajan en
colaboracion con cientificos de Canada y de Italia en su proyecto sobre la ELA.

las, que tenfa el potencial de ser benefi-
ciosa para las motoneuronas que pier-
den los pacientes, de ser un modifica-
dor positivo”, cuenta Droppelmann a
“El Mercurio”.

“Fue ahf que empezamos a trabajar
en este nuevo proyecto, que es el desa-
rrollo de un tratamiento”, precisa el
investigador.

La potencial terapia no apuntaa curar
laenfermedad, pero sia frenarla, aclaran
los cientificos. Esto, explican, abre gran-
des posibilidades para los pacientes por-
que permitirfa extender su vida.

“Esta es una enfermedad degenera-
tiva donde los pacientes pierden neu-
ronas y no las recuperan. Pero lo que
podria hacer este tratamiento es parar
la enfermedad y que no se sigan per-
diendo motoneuronas, con lo cual cre-
ce la esperanza de vida”, sefiala Drop-
pelmann.

Para llegar a estos resultados, los
cientificos han realizado ensayos con
distintas estrategias, entre ellas la inte-
ligencia artificial, segtin explica Cam-
pos-Melo a “El Mercurio”.

“Una de las herramientas trabaja
con una base de datos de proteinas y
nos permite especular cémo estas van

salto hacia un tratamiento contra la ELA

a ir cambiando segtin lo que nosotros
hacemos. Y también hay otra herra-
mienta de inteligencia artificial que
nos permitird mejorar el medicamen-
to”, precisa.

También han realizado experimen-
tos in vitro (con células de cerebro hu-
mano), asi como in vivo (con anima-
les). Para esta etapa invitaron a ser par-
te a la cientifica chilena Verénica No-
ches, quien trabajaba en el
Departamento de Biologfa Celular y
Molecular de la U. Catdlica. Ella ahora
lidera las pruebas en animales.

De aqui en adelante

A futuro, el potencial tratamiento
que investigan estos chilenos podria
salir al mercado como una inyeccién
que se administraria una vez al afo,
precisan los cientificos.

“Lo que acabamos de terminar es
la fase preclinica y ahora estamos en-
focados en hacer mds eficiente esta
terapia y abaratar su costo. Pensamos
que nos podria tomar de dos a tres
afios dejar esta tecnologia a punto.
Sabemos que funciona, pero quere-
mos hacerla atin més eficiente”, afir-
ma Campos-Melo.

Sobre por qué ha sido tan dificil
para la ciencia encontrar terapias
contra la ELA, Droppelmann co-
menta: “Es una enfermedad extre-
madamente compleja. La causa es
que se mueren las motoneuronas,
pero las formas en las que pueden
morir son cientas, pueden ser multi-
factoriales; y eso ha sido dificil de
atacar por muchos afios”.

Unabuena noticia es que la via que
estos cientificos han encontrado abre
una esperanza también para otras
enfermedades que comparten el me-
canismo de la toxicidad que causan
los agregados de TDP-43 en el cere-
bro, como la demencia frontotempo-
ral y el parkinson.

“Las enfermedades neurodegene-
rativas tienen componentes simila-
res. Asf, el avance en ELA ayudaala
lucha contra el alzhéimer y los avan-
ces en este mal a la vez pueden ayu-
dar a combatir la ELA”, puntualiza
Campos-Melo.

Este proyecto de investigacién
acaba de recibir un financiamiento
de 10 millones de délares canadien-
ses (casi $7 mil millones) para avan-
zar en la nueva fase de ensayos que
podria llevar al tratamiento.
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