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Coordinador del área: Damián García Olmo                                Responsable del grupo: Juan A. Bueren

Objetivo:
• Desarrollo de terapias innovadoras para patologías de mal pronóstico
• Desarrollo de nuevos ensayos clínicos de terapia génica y celular que demuestren su eficacia y seguridad

Estructura:



ANEMIA DE FANCONI

Enfermedad hereditaria: Autosómica recesiva
(excepciones: ligada al X o dominante)

22 genes (FANCA-W)           Reparación ICLs

Fallo de Médula ósea

Mayor predisposición a cáncer (SCC, leucemia)
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➢ Terapia Génica de Adición: LV

➢ Terapia Genica de Edición: CRISPR/Cas9 

Trasplante alogénico de progenitores hematopoyético
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ENSAYO CLÍNICO FASE I/II: TG CON VECTORES LENTIVIRALES EN AF  
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(PGK-FANCA.Wpre* LV) 

5. Infusión
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(F: 3 Pts)

1. Movilización de céls CD34+ : 2-3 x (G-CSF+Plerixafor)
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EDICIÓN GÉNICA MEDIADA POR NHEJ: UNA NUEVA ESTRATEGIA PARA EL 

FUTURO TRATAMIENTO DE LA AF

TGGCAGA-GCTATGCA

NHEJ-mediated repair
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Double-strand break
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Corrected HSC
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Corrected HSC

TGGC---CTATGCA

Corregir mutaciones específicas en diferentes genes
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Muy eficaz para editar HSCs
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PERSPECTIVAS FUTURAS

Terapia Génica de Adición:

• LTFU Fancolen I

• Ensayo clínico en Fase 2  (Promotor Rocket Pharma)

Infusión de un número de CMHs corregidas más elevado

• Ensayos preclínicos de TG en FANCC y FANCG 

Terapia Génica de Edición:

• Estudios preclínicos de Edición Génica mediada por NHEJ

• Evaluación de nuevas herramientas de edición génica en AF: Base editing, Prime editing

• Desarrollo de estrategias de edición génica en CMHs in vivo
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COLABORACIONES

Experiencia:

• Aplicación de herramientas de Terapia Génica y de Edición

• Enfermedades de fallo de médula ósea

• Trasplante de CMHs humanas en modelos de ratón inmunodeficientes

• Desarrollo de medicamentos huérfanos

• Desarrollo de ensayos clínicos de Terapia Génica (Producción GMP)

Colaboraciones:

• In vivo delivery

• Plataforma EECC

• Plataforma Biobanco

• Plataforma Informática y estadística
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