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» GENETICA

Un proyecto buscara una terapia
génica para la ataxia de Friedreich

® Dos asociaciones de pacientes con esta
enfermedad y dos centros de investigacion
biomédica unen sus fuerzas para investigar

Redaccion

LaFederacion de Ataxias de Espa-
fia, en representacion de la plata-
forma Genefa para la cura de la
ataxia de Friedreich, la asociacion
Babel Family para la investigacion
biomédica de esta enfermedad, el
Centro de Biologia Molecular Se-
vero Ochoa y el Instituto de Inves-
tigacién Biomédica han firmado
un convenio a través del cual fi-
nanciaran con donaciones y du-
rante tres afios un proyecto de in-
vestigacion.

La ataxia de Friedreich es una
enfermedad degenerativarara del
sistema nervioso que afecta a la
coordinacion, equilibrio y movi-
miento. Es una enfermedad mo-
nogénica, es decir, causada por la
deficiencia de un tinico gen. El ob-
jetivo del proyecto es obtener he-
rramientas moleculares para

transportar hasta las células del
cuerpo, y en especial a un tipo de
neuronas que sufren degenera-
cién y causan la enfermedad, una
copia correcta del gen defectuoso
para restaurar los niveles norma-
les de frataxinay detener los sinto-
mas degenerativos de la enferme-
dad. Segtin explica el Servicio de
Informacién de Noticias Cientifi-
cas (SINC) La Plataforma Genefa
lidera la recaudacién de los
300.000 euros necesarios para de-
sarrollar este proyecto.

Ernest Giralty Javier Diaz-Nido
del, colideres cientificos del pro-
yecto subrayan que “es infrecuen-
te que los investigadores basicos
entren en un didlogo directo con
los pacientes. desde el inicio nos
recuerda que las respuestas a las
enfermedades surgen desde la in-
vestigacion basica, el pilar de toda
aplicacion futura”.

Ernest Giralt, del Instituto de Investigacion Biomédica de Barcelona.



