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Juan Pedro Bolaiios, coordinador del grupo de trabajo, en las instalaciones de su laboratorio en la Universidad de Salamanca. REPORTAJE GRAFICO: ENRIDUE CARRASCAL
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En busca de la cura para Batten

La USAL participa en un proyecto europeo que definira la implicacién de las vias metabdlicas afectadas por
el sistema nervioso central / Identificara posibles dianas terapéuticas contra esta enfermedad rara. Por E. Lera

atalia era normal. Se

columpiaba en el par-

que a la salida del cole-

gio, montaba a caballo,
jugaba con sus hermanos y reia
sin parar. Era feliz. Ahora tam-
bién lo es pero lleva una mochila
muy pesada a sus espaldas. Su-
fre una dolencia degenerativa ra-
ra que la impide moverse y ha-
blar como cualquier nina de su
edad. Tiene solo seis anos.

Las terapias son su refugio. Es
cuando se puede liberar de las
barreras fisicas que le impone su
propio cuerpo y ser ella. Saca su
ira, frustracion y enfado. Natalia
es un retrato ficticio de uno esos
1.000 casos afectados que hay en
Europa. Sufre la enfermedad de
Batten, una anomalia genética
hereditaria de caracter neurolo-
gico. Un pigmento amarillo que
se acumula en las neuronas cere-
brales. Primero provoca su dege-
neracion. Después, la muerte. De
momento, no existe ni tratamien-
to ni cura, pero algunos grupos
de investigacion se han lanzado
a la conquista de una solucién
para esta patologia donde los pa-
cientes se vuelven lentamente
discapacitados, pierden su vi-
sion, sufren una demencia pro-
gresiva y deterioro motor.

La Universidad de Salamanca
(USAL) participa en un proyecto

Un miembro ﬂel—grupu marca una de las muestras de pigmento amarillo.

europeo que definira la implica-
cién de las vias metabdlicas afec-
tadas en el sistema nervioso cen-
tral para identificar posibles dia-
nas terapéuticas. «Nuestro
objetivo es generar nuevos mo-
delos celulares y animales que
recreen lo mejor posible en el la-
boratorio la enfermedad de Bat-
ten; dilucidar mecanismos mole-
culares, bioquimicos y celulares
que se encarguen de desencade-
nar la muerte neuronal de la do-
lencia; descubrir nuevos farma-
cos e implementar terapias géni-
cas y farmacoldgicas en modelos

animales como una aproxima-
cién a un ensayo preclinico», ex-
plica Juan Pedro Bolanos, profe-
sor adscrito al Instituto de Biolo-
gia Funcional y Genomica de
Salamanca y coordinador del
grupo de trabajo.

El proyecto auspiciado con
6.000 euros dio comienzo el pa-
sado 1 de enero y tendra una du-
racion de tres afnos. En él partici-
pan 14 instituciones procedentes
de siete paises de la Unién Euro-
pea, que proponen seguir una es-
trategia integrada para identifi-
car genes especificos y trata-

mientos con pequenas moléculas
para tres tipos genéticos del tras-
torno como son: CLN3 (el mas
prevalente a nivel mundial) y el
CLN6 y el CLN7 (mas comunes
en la Europa meridional y medi-
terranea).

«Nos hemos asociado en con-
sorcio equipos de investigacion
de muy diversos campos, lo que
hace que el proyecto sea multi-
disciplinar», indica Bolafos. «So-
mos investigadores basicos, ge-
néticos, quimicos, farmacélogos,
empresas farmacéuticas, clinicos
y asociaciones de pacientes que
padecen la enfermedad», afiade.

La novedad, en su opinién, resi-
de en la «firme decisién» de en-
contrar una terapia eficaz contra
la afeccién mortal. «Dado que es
previsible que los mecanismos ce-
lulares que desarrollan la enfer-
medad parece que son comunes a
los mecanismos implicados en
otras dolencias neuroldgicas, pen-
samos que la estrategia terapéuti-
ca que encontremos podria ser util
para otras afecciones».

La iniciativa surgi6 por la au-
sencia de tratamiento para la en-
fermedad de Batten, donde la
mortalidad, segun apunta, es del
100%, a pesar de que se conoce
exactamente la mutacion genéti-
ca responsable de la misma. «De-
bemos hacer un esfuerzo multi-

disciplinar en encontrar la pro-
teina que codifica el gen defec-
fuoso, y la ruta bioquimica que
se encarga de destruir neuro-
nas», manifiesta el investigador
del Instituto de Biologia Funcio-
nal y Genémica de Salamanca.

Esta patologia, tal y como co-
menta Bolanos, comparte sinto-
mas y patogenia celular con
otras enfermedades llamadas li-
pofuscinosis neuronal ceroidea,
que se caracterizan porque las
neuronas, en los examenes del
cerebro en pacientes post mor-
tem, muestran actimulos de pro-
teinas y lipidos que se distinguen
«muy facilmente» al microscopio.
Por eso, dice que se sospecha
que el problema funcional podria
residir en que las neuronas tie-
nen defectuosa la «maquinaria»
que se encarga de degradar las
proteinas y lipidos, por lo que se
acumulan sin cesar hasta produ-
cir un dano celular irreversible.

Si en estos tres anos logran los
objetivos marcados, el siguiente
paso seria iniciar un estudio cli-
nico en humanos. De momento,
solo existe un tratamiento palia-
tivo que reduce, pero no elimina,
la crisis de modo que los sinto-
mas empeoran progresivamente
en todo el organismo dada la dis-
minucién de control por parte
del sistema nervioso central.



