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Una nova terapia obre cami en el tractament de la malaltia de
Fabry

Un equip de recerca internacional liderat per la investigadora Nora Ventosa del grup
Nanomol-Bio de I'lCMAB-CSIC i CIBER-BBN ha desenvolupat una nova terapia basada en
nanotecnologia anomenada nanoGLA per al tractament de la malaltia de Fabry. La nova
solucid terapeutica ha demostrat una eficacia notable en estudis preclinics. L’estudi s’ha
publicat aquest desembre a la revista Science Advances en accés obert.
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Representacié de la nova terapia nanoGLA, a on es mostra la seva composicio i estructura per imatge de cryo-
microscopia. La nanoGLA s’ha injectat en ratolins i ha estat etiquetada com a Orphan Medicinal Product Designation.
| ICMAB-CSIC

La malaltia de Fabry és una malaltia rara d’origen genetic causada pel déficit de I'enzim
GLA (alfa-galactosidasa A) que provoca |‘acumulacié de substrats greixosos
(majoritariament globotriaosilceramida o Gb3) a les cél-lules i té greus repercussions a
diferents organs. La terapia nanoGLA, basada en I'Us de nanoliposomes dirigits per
peptids, permet fer arribar de manera efectiva I'’enzim deficitari GLA, encapsulat en els
nanoliposomes, als organs més afectats per aquesta malaltia. Els investigadors han
aconseguit fabricar la nanoGLA amb la qualitat i la quantitat necessaries per al testatge
preclinic, i per a poder entrar a les fases cliniques.

En estudis amb models de ratolins amb la malaltia de Fabry, la nanoGLA ha demostrat
una eficacia millorada en relacié a les terapies que utilitzen I'enzim sense encapsular,
mostrant efectivitat en els organs afectats, i fins i tot al cervell, una fita clau que les
terapies actuals no aconsegueixen. Aquests resultats ressalten el potencial de la
nanoGLA per abordar tant les manifestacions sistemiques com les cerebrovasculars de
la malaltia de Fabry.
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Com a reconeixement a la importancia d’aquesta innovacid, I’Agéncia Europea de
Medicaments va atorgar al 2021 a la nanoGLA la designacié de medicament orfe
(Orphan Medicinal Product Designation), un pas decisiu per impulsar-ne el
desenvolupament.

Aquest aveng ha estat possible gracies a la col-laboracié entre investigadors de diverses
institucions internacionals, incloent-hi I'Institut de Ciéncia de Materials de Barcelona
(ICMAB-CSIC), el CIBER-BBN, el Vall d’Hebron Institut de Recerca (VHIR), empreses com
Nanomol Technologies SL i Leanbio SL, I'Institut de Quimica Avancada de Catalunya
(IQAC-CSIC), TIInstitut de Biotecnologia i Biomedicina de la UAB (IBB-UAB) i
col-laboradors internacionals com el Joanneum Research-Institute for Biomedical
Research and Technologies (HEALTH) (Austria), el Technion-Israel Institute of
Technology (Israel), el Guangdong-Technion Israel Institute of Technology (Xina), Aarhus
University (Dinamarca) i Labcorp Drug Development (UK).

Elisabet Gonzalez, investigadora de I'lCMAB i una de les principals autores de l'article
explica “la nova formulacié nanoGLA representa una oportunitat prometedora per als
pacients amb malaltia de Fabry, especialment en abordar les manifestacions
neurologiques de la malaltia, una limitacié que les terapies actuals no poden superar. El
nostre objectiu és desenvolupar tractaments més segurs i efectius aprofitant el
potencial de la nanotecnologia.”

Aguests resultats, obtinguts en el marc del projecte Europeu Smart4Fabry, financat pel
programa de recerca i innovacid Horizon 2020 de la Unié Europea, han donat llum verda
a la continuacié del desenvolupament farmaceutic de la nanoGLA cap a les fases
cliniques amb pacients humans. La Comissié Europea, a través dels projectes EU Phoenix
i Nano4Rare, ha atorgat el financament necessari per completar la fase preclinica i
aconseguir I'aprovacid per iniciar la fase clinica.
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