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~Ya o3z de Santiago

La enfermedad afecta a pocas personas y altera la grasa en el organismo con consecuencias graves

El CHUS inicia en Espana un nuevo
tratamiento para la lipodistrofia

Joel Gomez

SANTIAGO | Dos personas afecta-
das de lipodistrofia familiar, un
mal raro que altera la concentra-
cién de grasa en el organismo y
provoca acumulacién o ausen-
cia de la misma en las zonas que
ataca, han iniciado en el Com-
plejo Hospitalario Universitario
de Santiago (CHUS) un nuevo
tratamiento, que se utiliza por
vez primera en Espaiia de for-
ma reglamentada, afirma Da-
vid Arauxo, especialista de En-
docrinologia que se ocupa de es-
ta dolencia.

El medicamento, inyectable,
administra a los pacientes lep-
tina recombinante humana, una
hormona que en parte de los en-
fermos presenta concentracio-
nes bajas en plasma. Se fabrica
por ingenieria genética y, segiin
los resultados conocidos de su
aplicacion, mejora complicacio-
nes graves, como la diabetes, los
triglicéridos, o reduce el tamafio
del higado en personas en quie-
nes se desarrolla hepatomegalia
a causa del mal.

David Aratixo explica que se
trata de un medicamento de uso
compasivo. Lo suministra, gratis,
una empresa de California. Los
tramites para utilizarlo en San-
tiago comenzaron en carnava-
les del 2009 y fructifican al cabo
de un afio, pues son complejos:
se necesita autorizacion del Mi-
nisterio de Sanidad y del Servi-
zo Galego de Saude, ademas de
conseguir que la empresa nor-
teamericana admita proveerlo,
pues no cobra ni al paciente ni
al sistema sanitario.

Los dos enfermos en quienes
ya se ha iniciado el tratamien-
to se evaluardn a los seis me-
ses para verificar su evolucion.
Ahora se estudia incorporar una
tercera persona, en quien se ul-

——

David Aratixo dedica esfuerzos a la lipodistrofia en la Facultade de Medicina y en el hospital| paco robricuez

tima la valoracion. «Non todos
os doentes con lipodistrofia fa-
miliar son candidatos a este tra-
tamento. Tefien que responder
a uns criterios moi concretos e
que, pola stia situacién, non haxa
outros tratamentos efectivos pa-
ra eles. Porque para a gran maio-
ria existen outras posibilidades
terapéuticasy, explica Aratxo.
Este farmaco no esta autoriza-
do por la FAD ni por la EMEA,

las agencias del medicamento
de Estados Unidos y Europa «e
s6 se contempla o seu uso com-
pasivo».

Medicamento huérfano

En el futuro puede tener otra
utilidad, como usarse para tra-
tar la obesidad en combinacién
con otro fAirmaco, pero esa posi-
bilidad atin no esta aprobada y
se encuentra en fase de ensayo

Apoyo del futbolista Andrés Iniesta para atender
mejor males raros que sufren millones de personas

La Sociedad Espafio-
la de Lipodistrofias, a
la que pertenece Da-
vid Aratixo, se adhie-
re a la Federacion Es-
pafiola de Enfermeda-
des Raras (FEDER). Es-
ta entidad agrupa a
entidades que defien-
den los intereses de un

tadas.

voluminoso ntimero de
enfermedades que su-
fren muy pocas perso-
nas, pero que suma-
das entre todas calcu-
lan que solo en Espa-
fia hay mas de 3 millo-
nes de personas afec-

El futbolista inter-

nacional Andrés Inies-
ta apoya publicamente
los fines de la FEDER.
El 28 de febrero se ce-
lebra el dia dedicado

a estos males, y este
afo reclaman centros,
servicios y unidades
de referencia para su
tratamiento.

clinico, indica Aratxo. Para la
lipodistrofia familiar no se hi-
z0 ensayo clinico alguno, ni se
prevé. Su principal obstaculo
es el escaso nimero de perso-
nas afectadas, pues las varian-
tes conocidas de esta enferme-
dad oscilan entre un caso por ca-
da 200.000 a un caso por cada
1,5 millones de personas, unas
cifras muy escasas. La falta de
mercado es lo que hace que se le
conozca también como un «me-
dicamento huérfano». Ante ese
mercado problematico es dificil
que un laboratorio decida pro-
mocionar su comercializacion,
agrega Aratixo.

De la experiencia de utilizar-
lo con afectados de lipodistro-
fia familiar se concluye que re-
sulta incémodo, porque hay que
inyectarlo; pero se tolera bien;
es muy efectivo, aunque exclu-
sivamente para el control de la
diabetes y los lipidos, no para
otros aspectos del mal.

El hospital solicita al Ministerio el reconocimiento como
centro de referencia estatal y ya ve a pacientes del exterior

El CHUS ha iniciado los trami-
tes ante el Ministerio de Sani-
dad para conseguir que el ser-
vicio de Endocrinologia de San-
tiago sea considerado centro de
referencia en Espafia para el tra-
tamiento de la lipodistrofia fa-
miliar. David Aratixo afirma que
ya asisten a pacientes de varias
zonas gallegas, y otros de As-
turias, Murcia, Andalucia y Ca-
talufia; y tienen buena relacién
con especialistas y centros del
exterior, por lo que Compostela
serfa una buena opcion.
Ademas de atender la asisten-
cia, en Santiago hay investiga-
cién sobre la lipodistrofia, en el
CHUS y en el Laboratorio de la

Unidade de Enfermidades Tiroi-
deas e Metabodlicas de la Facul-
tade de Medicina. Este laborato-
rio universitario ha descubierto
recientemente dos mutaciones
nuevas del gen PPARG relacio-
nadas con el mal, y que no es-
taban descritas en la literatura
cientifica. «Estamos en fase de
confirmacién e despois pensa-
mos facer unha publicaciony, in-
dica Aratxo.

Este especialista ha conforma-
do desde el afio 2007 una base de
datos de 41 personas candidatas
a tratamiento de lipodistrofia fa-
miliar. El diagnéstico molecular
ha confirmado la enfermedad ya
en 9, y aiin continta la investi-

gacion. En ocasiones han cola-
borado para estas tareas con la
Fundacién Galega de Medicina
Xenodmica, sostiene Aratixo.

Todos los requisitos

«Existe a posibilidade de que a
prevalencia da lipodistrofia fa-
miliar se encontre infraponde-
rada. E un mal que moitas veces
pasa desapercebido, e de diag-
néstico que pode resultar difi-
cultoso. En ocasions s6 se trata
a stia sintomatoloxia. Para con-
firmar a lipodistrofia hai que se-
cuenciar [estudiar] determina-
dos xenes, e non sempre se en-
contran as mutaciéns», mani-
fiesta esta experto.

David Aradxo, que desde ha-
ce varios aflos dedica esfuerzos
a esta enfermedad rara, consi-
dera que «en Santiago reuni-
mos todos os requisitos, con
medios para diagnéstico e tra-
tamento, e temos experiencia,
polo que confiamos que se nos
escolla como centro de referen-
cia en Espafa».

El Ministerio contempla estos
centros. El jefe de Endocrinolo-
gia del CHUS, Felipe Casanueva,
y la gerencia, apoyan la iniciativa.
Ademas, se prevé que la investi-
gacion sobre este mal se benefi-
cie en breve de la acreditaciéon
del Instituto de Investigacion Sa-
nitaria de Santiago (IDIS).




