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Estados Unidos, puso todas

sus fichas en los experimentos
que el cientifico chileno Enrique
Brandan habia realizado en anima-
les que padecian distrofia muscular
de Duchenne: una rarisima enfer-
medad genética que provoca fibro-
sis o cicatrices en los musculos y
evita que puedan contraerse, inclu-
so el corazon. Afecta a uno de cada
3.000 hombres en el mundo.

“En base a lo que nosotros des-
cubrimos en Chile, ellos comenza-
ron los estudios clinicos con huma-
nos. Tuvieron una exitosa Fase II
(https://bit.ly/3kgKgUR) y ahora
estan reclutando a los voluntarios
para la Fase III (https://
bit.ly/2G0d9s4)”, celebra el inves-
tigador del Centro de Envejeci-
miento y Regeneracion de la Uni-
versidad Catolica (CARE Chile UC).

Hallazgo cautivador

Brandan explica que
su equipo de investi-
gadores descubrio
que un ratén con
distrofia mus-
cular de Du-
chenne tenia
elevada una
proteina que
justamente
se encarga
de provocar
la fibrosis o
cicatrices en
los musculos
de las personas
que padecen
aquella enferme-
dad. Esa proteina, di-
ce, se llama Factor de
Crecimiento de Tejido Conec-
tivo (CTGF, por sus siglas en inglés).

Cuando se dieron cuenta de eso,
destaca el también investigador de
la Fundacion Ciencia y Vida, decidio
contactar a la farmacéutica porque
sabia que ellos tenian un medica-
mento (Pamrevlumab) que era ca-
paz de bloquear esa proteina y asi
frenar la cicatrizacion de 6rganos.
Eso si, en patologias distintas a las
fibrosis musculares: la fibrosis pul-
monar, de rindn y hepatica.

“Lo que hicimos fue plantearles
una hipotesis. Si bloqueamos la
proteina, con ese medicamento que
ellos tienen, en el modelo animal
con distrofia muscular de Duchen-
ne, la capacidad fisiologica de los
musculos de los animales iba a me-
jorar. Entonces, ellos se entusias-
maron en Estados Unidos, nos en-
viaron el medicamento y aca, en
Chile, nos pusimos a realizar los ex-
perimentos. Y funcion: comproba-
mos la hipotesis”, describe el doc-
tor en Biologia Celular.

-¢Qué resultados tuvieron en
la Fase 2, doctor Brandan?

-Demostraron que el medica-
mento mejoraba la fuerza muscu-
lar, la funcion cardiaca y la capaci-
dad respiratoria de los pacientes
que participaron en el estudio. Au-
mentaron el volumen respiratorio y
el volumen de sangre que sale del

L a farmacéutica FibroGen, en

del biélogo celular
Enrique Brandan
prob6 un medicamento
de la farmacéutica
FibroGen en animales.
La compaiiia, con los
resultados de Brandan,
ahora realiza el
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Terapia chilena contra la distrofia muscular llega a la fase 3 en Estados Unidos

La empresa norteamericana busca 90 voluntarios para nuevos experimentos

. Terapia chilena contra la
distrofia muscular llega
a la fase 3 en Estados Unidos

El equipo

estudio en
humanos.

corazon, es decir, hubo menos fi-
brosis. También midieron la fuerza
muscular. En estos pacientes con
distrofia muscular de Duchenne la
fuerza se mide en las extremidades
superiores, en las manos. Eso por-
que estan en silla de ruedas. Eran
pacientes de entre 12 y 18 anos. Fue
un trabajo de tres anos.
-Mejoré la calidad de vida
-Absolutamente. Una persona
con esta enfermedad puede vivir
hasta los 20 o 30 anos porque sus
musculos se vuelven fibréticos. No
podemos determinar si viviran mas,
eso lo sabremos en quince anos.
Pero lo que si sabemos es que su ca-
lidad de vida mejoro por esos tres
factores que comenté antes.
-¢Ahora buscan voluntarios?
-Si, el estudio es en Estados Uni-
dos. Van a reclutar a 90 pacientes
para la Fase III. El periodo de trata-
miento estd pronosticado que sea
por 52 semanas.

Distrofia muscular
Brandan explica que las distro-
fias musculares (la de Duchenne es

Brandan es
investigador
del CARE
Chile UCy de
la Fundacion
Ciencia y
Vida.

)) “En base a lo que nosotros descubrimos en Chile,

la mas comdn), se caracterizan por-
que las fibras musculares se van
rompiendo producto de la mutacion
de un gen que produce la proteina
distrofina. Los pacientes con distro-
fias musculares, aclara, carecen de
distrofina por lo que sus fibras se
rompen.

“Ese tejido muscular lo reempla-
zan por tejido fibrotico que no es
capaz de producir contraccion mus-
cular. Es como una cicatriz. El mas-
culo se llena de cicatrices. A su vez,
la proteina que induce esas cicatri-
ces es la CTGF, la que bloqueamos”.

-¢Todos tenemos esa protei-
na que genera la fibrosis?

-Todos tenemos la capacidad de
expresarla. Uno pensaria que por
qué va a tener esa proteina si hace

tantas cosas malas como la fibrosis.
Lo que pasa es que se requiere para
las heridas, para cicatrizar. Las per-
sonas sanas casi no la tienen en los
musculos, pero quienes padecen de
distrofia la tienen elevada porque
sus fibras se rompen, entonces, ha-
cen cicatrices. También esta eleva-
da en los que tienen fibrosis renal,
fibrosis hepatica y fibrosis cardiaca.

-¢Y por qué a los hombres?

-Porque la distrofina esta asocia-
da al cromosoma X. Las mujeres
son XX y los hombres XY. Usted,
que es mujer, tiene dos genes para
distrofina. Si uno falla, le queda el
otro. Pero los hombre tienen sélo
uno, entonces, si falla, se expresa la
enfermedad. En mujeres hay un ca-
so en cada un millén.

ellos comenzaron los estudios clinicos con
humanos. Tuvieron una exitosa Fase II”’
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