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¢,Qué es el Sindrome de Hunter?

La investigacion actual en Sindrom
de Hunter?

Es una enfermedad neurodegenerativa
causada por la deficiencia de una enzima
encargada de la regeneracion celular de
los mucopolisacaridos. Lamentablemente
a dia de hoy no tiene cura.

Afecta en Espafia a 45 nifios, todos
varones, y su esperanza de vida ronda I
15 afios. Estos nifios sufren afectacion
multiorg&nica con problemas en higado,
pancreas, bazo, intestino, corazon,
articulaciones, pérdida auditiva y cerebro.

¢, Qué tratamientos existen?

Todas las esperanzas estan puestas en la
terapia génica. Consiste en introducir en
el cerebro una célula con la enzima
defectuosa ya corregida, y que esta célula
transmita al resto del cuerpo la enzima ya
corregida.

Se encuentra en la fase de ensayo anime
dia de hoy y parece ser que funciona y
revierte la enfermedad.

El problema es el altisimo coste que tiene
la investigacion, y para ello, ademas de lo
gue invierten los laboratorios en
investigacion, los familiares de los
afectados se “encargan” de recaudar
fondos que van INTEGROS a la
investigacion de terapia génica

La medicacion actualmente ralentiza la
enfermedad pero no la cura.

Consiste en un reemplazo enzimatico
semanal de por vida y tiene un coste de
10.000 € a la semana. EI mayor problema
es que este tratamiento no llega al cerebt
por lo que la neurodegeneracion es
inevitable.

GRACIAS

Existe un ensayo de un farmaco llamado
idursulfasa IT-que se encuentra en fase
II/11l experimental en humanos, el cual se
inyecta directamente al liquido
encefalorraquideo y parece que frena la
neurodegeneracion, pero no es su cura.

Queremos mostrar nuestro
agradecimiento a todos vosotros,
participeis o no en el torneo, simplemente
por haber aceptado esta informacion que
no dudamos que sois conscientes de lo que
supone para una familia un nifio con
semejante problema.
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