Nuevos tratamientos para la
neurodegeneracion
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Las Enfermedades Neurodegenerativas por Acumulacidén Cerebral
de Hierro (Enfermedades NACH) son un grupo de trastornos
neurodegenerativos que padecen unas 60 personas de Espana y
aproximadamente 15.000 pacientes en el mundo y se caracteriza
por una disfuncidén del sistema nervioso central y la
acumulacién de hierro en determinadas dareas del cerebro, lo
que provoca la discapacidad progresiva de los pacientes.

La Asociacidén huingara de Enfermedades Neurodegenerativas por
Acumulacién Cerebral de Hierro (NBIA HUNGARY) se une al
Proyecto BrainCure, impulsado por ENACH Asociacion (Espafa) vy
desarrollado por el equipo cientifico dirigido por el profesor
de la Universidad Pablo de Olavide José Antonio Sanchez
Alcazar, del Departamento de Fisiologia, Anatomia y Biologia
Celular, referente internacional en la busqueda de terapias
frente a enfermedades raras.

Esta unidén se ha formalizado a través de un convenio de
colaboracién entre NBIA Hungary y la Universidad Pablo de
Olavide (Espafna), a través del cual la asociacidén hulngara
financiara una nueva linea de investigacion que contribuira al
desarrollo de nuevos tratamientos alternativos a la
neurodegeneracién asociada a la proteina de la membrana
mitocondrial (MPAN), uno de los 11 subtipos de la enfermedad
rara denominada NACH, que afecta en su mayoria a nifios y nifias
durante su primera década de vida. Las investigaciones en
torno al subtipo MPAN se unen a las ya iniciadas por el equipo
cientifico de la UPO en torno a los subtipos PKAN, PLAN vy
BPAN.

De esta manera, son tres las asociaciones de pacientes que, a
nivel internacional, han decidido apoyar 1la filosofia
BrainCure de tratar de usar la ciencia y farmacos ya
existentes en el mercado que, combinados entre si y en
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distintas dosis, puedan ser una opcién terapéutica para los
pacientes ENACH de esta generacidn.

Desde que se pusiera en marcha el Proyecto BrainCure en el afno
2014, el equipo del profesor Sanchez Alcazar, que desarrolla
su trabajo en el CABD (Centro Andaluz de Biologia del
Desarrollo), ha logrado grandes avances. Estos cientificos vy
cientificas proponen una vision ambiciosa y adaptada al nuevo
concepto de medicina personalizada. Asi, su trabajo se centra
en evaluar la efectividad terapéutica de los distintos
tratamientos en los fibroblastos derivados de los pacientes y
en células neuronales generadas por reprogramacién directa.

De esta manera, los resultados obtenidos en el laboratorio con
modelos celulares de los propios pacientes, que luego se estan
trasladado a la clinica con resultados muy prometedores en el
subtipo ENACH 1lamado PKAN (el mas prevalente de 1los
subtipos), ha llevado a aplicar la misma metodologia a los
demds subtipos ENACH con resultados también alentadores a
nivel de laboratorio.



