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En junio de 2023 fuimos testigos de la
aprobacién por parte de la FDA (Food and
Drug Administration), la autoridad regula-
toria de farmacos y alimentos en los Esta-
dos Unidos, del delandistrogene moxepar-
vovec-rokl (Elevidys®), la primera terapia
génica para una condicién llamada distro-
fia muscular de Duchenne. Esta decision
generd una ola de esperanza en muchas
familias alrededor del mundo, incluidas
algunas en Chile, que organizaron millona-
rias colectas y caminatas a lo largo de pafs
para lograr reunir los mas de tres mil
millones de pesos que costaba este nuevo
tratamiento.

En medio de una fuerte controversia, el
gobierno chileno resolvié no financiar el
tratamiento, ante la ausencia de datos que
sustentaran su seguridad y eficacia clinica.
Este mes de julio de 2025, la propia FDA
solicitd a la empresa desarrolladora, Sarep-
ta, suspender su distribucién luego del
fallecimiento de tres nifios que la estaban
recibiendo.

Las millonarias utilidacdes obtenidas por
la empresa en estos dos Ultimos afios no
seran devueltas a las familias ni a los
sistemas de salud de diversos paises que
enfrentaron una enorme presion mediatica
y financiera. Lo mas lamentable es que la
esperanza de estas familias tampoco podra
ser devuelta.

Este caso plantea preguntas profundas
sobre el proceso de aprobacién de medica-
mentos de alto costo en agencias regulado-
ras de paises productores pero, por sobre
todo, obliga a la reflexion a la comunidad
cientifica y equipos de salud en nuestro
pais, quienes tenemos la obligacion de
asesorar a las familias que buscan nuestra
atencién con rigor cientifico y ético.

La esperanza no puede reemplazar a la
evidencia. Y cuando se trata de nifios y sus
familias, debemos ser especialmente res-
ponsables.

DRA. SOFIA SALAS IBARRA

Docente investigadora en bhioética,
Universidad del Desarrollo

DR. JUAN FRANCISCO CABELLO

Neurdlogo pediatra
Profesor Universidad de Chile,
Universidad de Valparaiso

126.654
320.543
['INo Definida

www.litoralpress.cl



