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La Fibrosis Quistica (FQ) es una enfermedad genética-hereditaria que afecta principalmente a los
pulmones y al sistema digestivo. En los pulmones, en los que los efectos de la enfermedad son mas
devastadores, la FQ causa graves problemas respiratorios. En el tracto digestivo, las consecuencias de
la FQ dificultan la absorcidon de los nutrientes durante la digestion. El defecto genético de la FQ se
traduce en una alteracién en el intercambio hidroelectrolitico de las glandulas de secrecion exocrina.
Este hecho da lugar a la aparicion de secreciones anormalmente viscosas con estancamiento y
obstruccion de los ductos (canales glandulares) del pulmén, del pancreas, de los hepato-biliares, de las
glandulas sudoriparas y del aparato reproductor en el varon. Un diagnostico precoz puede mejorar la
calidad de vida y prolongar la esperanza de los pacientes.

El tabac és perjudicial
per a la salut. Fumar és
contrari a una vida sana

i saludable, tant pel
fumador, com per a les
persones del seu entorn.
La cigarreta electronica,

perjudica igualment, i ja
s’ha prohibit el seu us
als hospitals i
ambulatoris.

Trenca amb el
tabac!

Volem donar les gracies, des daquestes
pagines, al suport que rebem d’Institucions
del pais per lluitar contra la Fibrosi Quistica
i per fer sentir la nostra veu a través de les
pagines de la revista que teniu a les mans.
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LOTERIA DE NADAL

Ja disposem a la seu social de I’Associacio, dels talonaris
de loteria per aquest Nadal. Enguany els numeros son:

42.954 | 64.226

Com sempre, necessitem la vostra col-laboracio per
repartir el maxim nombre de talonaris possibles.
Us animem a que us poseu en contacte amb
I'Associacio al teléfon 934272228. Estaran disponibles
a partir deL 15 de setembre

Ajudeu-nos a repartir la sort!

YA TENEMOS INSTAGRAM !!!
https://www.instagram.com/assoc.catalana_fq/

Algunas de las empresas colaboradoras que dan
ayuda a la Asociacion en su lucha contra la
enfermedad:
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EDITORILAL

Ens queda l’ultim pas...

A punt de tancar el
numero d’aquesta revista,
quan ja estavem clamant per
l'acord entre el Ministeri de
Sanitat i el laboratori Vertex
Pharmaceuticals vam conéi-
xer la data de la nova reunio
que havia de reprendre la
negociacio sobre els nous far-
macs. Confiats i esperancats
que la nova trobada desen-
callés els obstacles, hem
mantingut en suspens l'apari-
cié d'aquest numero per
veure si podiem donar la bona nova sobre I'acord. Lespera
ha pagat la pena. La reuni6 del 30 de setembre va perme-
tre l'acord pel financament dels medicaments Orkambi,
Symkevi i Kalydeco, que estaran a disposicio dels malalts a
partir del 1 d’aquest mateix mes de novembre.

Aquest acord ens va ser comunicat per la ministra de
Sanitat, Maria Luisa Carcedo i la directora general de
Cartera Basica de Serveis del Sistema Nacional de Salut i
Farmacia, Patricia Lacruz, de manera que el lliurament dels
farmacs, per tractarse d'una aprovacié vinculant a tot
I'Estat esta ara en mans de les diferents comunitats
autonomes que han de garantir que tots els afectats del
pais puguin rebre la medicacié en funcio del seu estat de
salut i de les indicacions médico-farmaceutiques en cada
cas.

Durant aquests llargs mesos d'espera, conjuntament
amb la Federacid Espanyola de Fibrosi Quistica, hem tre-
ballat per sensibilitzar tant a les autoritats de I'Estat com a

les de Catalunya de Ila
importancia d'aconseguir un
acord per aprovar el financa-
ment d’'aquests medicaments
dins de la cartera de serveis.
Uns medicaments que se sap
que frenen el deteriorament
que produeix la Fibrosi
Quistica en les persones amb
determinades mutacions.

Gracies a aquest enorme
cumul de gestions i pressions
es va aconseguir que
s'aprovés per tots els partits
politics una mocio¢ al Senat i que finalment el Ministeri pre-
sentés una proposta de pagament per resultats al labora-
tori. Vam denunciar la premura dels malalts i vam demanar
sentit &tic a les parts negociadores. No podia ser que uns
medicaments que havien estat aprovats per les diferents
ageéncies del medicament, no poguessin estar a disposicio
dels pacients.

Com a col-lectiu creiem des de sempre en la investi-
gacid ja que gracies a ella aconseguirem [anhelada
curacié de la malaltia. Per aixo destinem fons a projectes
d'investigacio basica i clinica. Sense investigacié no es pro-
dueixen avencos. Perd quan arriben els avencos i no
podem accedir a ells... quina paradoxa oil

Per aixd, no podem més que felicitar tot el col-lectiu
per la pressid exercida, insistent i continguda, que final-
ment ha donat els fruits requerits. Ara nomeés falta que les
autoritats catalanes, en el nostre cas, facin realitat que els
medicaments arribin sense dilacio als que els necessiten.
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LESFORC DIVULGATIU

Assemblea General de socis de [’entitat i renovacio de Junta
Tots pendents de com acaba el financament
dels nous medicaments

Com ja és habitual,
I'Assemblea General de Socis
de I'Associacié Catalana de
Fibrosi Quistica va tenir lloc a la
sala d'actes de la seu de l'enti-
tat, el passat dissabte 9 de
marc.

La sessio la va obrir el presi-
dent Celestino Raya, amb una
salutacié de benvinguda als
associats assistents. A continua-
ci6 es va projectar un video
amb les activitats realitzades
durant l'any 2018 i es va
explicar la memoria d'activitats i
les linies d'actuacié per aquest
any 2019. Després daprovar
ambdds documents i l'acta de
la ultima reunié que va ser llegi-
da pel secretari de [entitat,
Paco Garcia, el tresorer Paco
Godoy, es va centrar en
explicar detalladament els
comptes del 2018 i el pressu-
post pel 2019. Després
d‘aprovar el dos documents, es
va passar a renovar la meitat de
la  Junta Directiva  de
I'Associacié. Després d'uns
torns de paraules es va donar
per acabada l'assemblea gene-
ral i es va procedir a presentar
als ponents de la taula rodona &
que venien a explicar-nos quina
era la situacid en que es troba-
va laprovacié dels nous La dra. Silvia Gartner, de la
medicaments. B Unitat de FQ de I'Hospital Vall

Varem tenir l'oportunitat El tresorer de I'entitat presentant els comptes del 2018 i el pres- d'Hebron, també ens va acom-
descoltar a Juan Da Silva, supostdel 2019, a la fotografia de dalt. La mesa dels ponents panyar a la taula rodona. Ens
vicepresident de la Federacio ?;'::::;:t:‘ f:r'i:rde' mig, i un moment del pica-pica final ala |5 recordar que a la resta de
Espanyola de Fibrosi Quistica, ’ paisos europeus tampoc sha
que ens va explicar detingudament totes les gestions que aprovat el financament d'aquests medicaments i va comen-
des de la Federacié Espanyola de FQ s’havien realitzat fins tar que actualment hi ha un assaig clinic europeu pel 10%
aleshores i les que s'estaven fent en aquell moment. Ens va  dels pacients que no es poden beneficiar d’aquests nous
informar dels informes de posicionament dels dos medica- medicaments.
ments, Orkambi i Symkevi, aixi com de la mocié que es va Com és tradicional, va ser una jornada molt profitosa
presentar al Senat, i que va ser aprovada per tots els grups que va finalitzar amb un pica pica.

parlamentaris. Ens va comu-
nicar també que la Federacio
havia desconvocat la mani-
festacid de Madrid pendents
del nomenament del nou go-
vern de I'Estat, i es va mostrar
esperancat que amb l'aprova-
ci6 de la mocio per tots els par-
tits politics la situacio fos millor
en els propers mesos, aixi com
que el Ministeri de Salut pre-
sentés una nova proposta de
pagament per resultats al labo-
ratori Vertex. Tot i aixo va afir-
mar que la situacié no seria
facil i que encara ens quedara
molt per lluitar.

El dr. Oscar Asensio, mem-
bre de la Junta Directiva de la
Societat Espanyola de FQ, va
explicar que la Societat
Cientifica ha donat suport a
totes les propostes i les inicia-
tives de la Federacid Espa-
nyola de FQ. També, que ha
donat assessorament i ha cor-
regit els informes de posiciona-
ment dels medicaments
Kalydeco, Orkambi y Symkevi.
Va explicar aixi mateix, que no
es pot trigar gaire a aprovar el
financament d'aquests farmacs
Ja que els assajos clinics de la
triple molécula estan donant
bon resultats.
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Pressio social per tal que els nostres afectats disposin dels
medicaments necessaris

L'/Associacio Catalana de Fibrosi
Quistica amb motiu de la celebracio
del Dia Nacional de la Fibrosi Quistica,
el passat 25 d'abril de 2019, va tornar
a fer-se ress6 de la preocupacio dels
afectats de FQ i els seus familiars per
I'abséncia d'un acord entre les
Administracions sanitaries i els labora-
toris, per tal que es poguessin submi-
nistrar sense obstacles tots els nous

medicaments que s’han demostrat
factibles i segurs pel tractament de la
malaltia. Alhora, com ja és tradicional,
vam fer una crida als governs central i
autonomics per tal que alliberessin
recursos per la recerca cientifica en la
que tenim dipositades totes les nostres
esperances de present i de futur i si-
guin sensibles als drets socials per tal
que els nostres nens i joves afectats tin-

guin els mateixos serveis reconeguts
dels quals disposen a la resta d’Europa
i als paisos avancats. En aquest sentit,
I'ACFQ va fer una crida a la partici-
pacié dels associats per mantenir Ia
pressio sobre les autoritats i va subs-
criure el comunicat que en el Dia
Nacional del 2019 va fer public la
Federacién Espafiola de FQ sobre els
farmacs i que s'inclou a continuacio.

Una negociacion que asfixia literalmente a los enfermos de FQ
Pedimos al Ministerio que sea flexible y al laboratorio Vértex una
mayor sensibilidad con los afectados

Con motivo del Dia Nacional de la FQ, la Federacion Esparnola de Fibrosis Quistica (FEFQ) quiere hacer visible
el problema en el que se encuentran cientos de personas con Fibrosis Quistica en Espaia, que podrian estar
tomando unos medicamentos que frenarian el avance de su enfermedad, pero que no pueden hacerlo por falta

de un acuerdo de precio entre el Ministerio de Sanidad y el laboratorio Vertex.

Las negociaciones entre el Ministerio de Sanidad y el laboratorio
Vertex para llegar a un acuerdo de precio sobre los medicamen-
tos Orkambi y Symkevi todavia no han dado sus frutos. La
Comision Interministerial de Precios de los Medicamentos (CIPM)
en su ultima reunién celebrada el 18 de marzo autorizo la finan-
ciacion de estos medicamentos con unas condiciones no consen-
suadas con el laboratorio, lo cual deja sin efectos reales dicha
autorizacion.

Estas condiciones se basan en el modelo de pago por resultados,
que Vertex ya ha manifestado que no aceptara. Tras la pre-
sentacion de alegaciones por parte del laboratorio, los expedi-
entes de Orkambi y Symkevi deberian volver a tratarse en la
Comisién de Precios del proximo 25 de abril. Algo que todavia
desconocemos si ocurrird.

La autorizacion en la CIPM del pasado 18 de marzo fue para las
indicaciones de Orkambi para nifios de 6 a 11 afos y Symkevi
para mayores de 12 afos. Un paso adelante por parte del
Ministerio de Sanidad, que muestra su voluntad de llegar a un
acuerdo de financiacion, ya que hasta el momento todos los
acuerdos de la Comision de Precios habian sido negativos respec-
to a la autorizaciéon de Orkambi para mayores de 12 afos. Sin
embargo, el laboratorio Vertex no acepta las condiciones de
financiacion en base a resultados, propuestas por la Comision de
Precios y asumibles por nuestro Sistema Nacional de Salud.

Por ello, la Federacion Espafiola de Fibrosis Quistica ha remitido
una carta abierta a Vertex donde, en nombre de las personas con
FQ y sus familias, solicitan al laboratorio que piense no unica-

mente en los beneficios empresariales que les pueden reportar
sus productos, sino en el momento historico en el que estan par-
ticipando, gracias al desarrollo de unos farmacos que por primera
vez tratan la causa subyacente de la enfermedad y frenan el dete-
rioro que produce. En su mano esta renunciar a una parte de
esos posibles beneficios para asegurarse de que su medicacion
llegue a todos los pacientes que la necesitan.

Con motivo del Dia Nacional de la Fibrosis Quistica, la Federacion
quiere que se conozca la realidad de esta enfermedad y el
malestar de las familias que ven como se estan anteponiendo los
beneficios empresariales a las vidas de las personas. Mas aun
después de conocer la noticia, el pasado 27 de marzo, de que
Vertex tuvo que desechar 8.000 lotes de Orkambi en Reino
Unido porque habian superado su fecha de caducidad tras mas
de tres afos esperando un acuerdo sobre su precio.

Blanca Ruiz, presidenta de la Federacion Espafnola de FQ, pide
una mayor comprension hacia la situacion de las personas con
Fibrosis Quistica: “Solo me queda apelar a la humanidad de
ambas partes y que no se alargue mds esta agonia para las per-
sonas con Fibrosis Quistica, que somos los verdaderos perjudica-
dos por esta falta de acuerdo. A Vertex le pido encarecidamente
que haga un esfuerzo por valorar la propuesta del Ministerio, que
sea rapido y que sus alegaciones sean logicamente asumibles por
el Sistema Nacional de Salud. Y al Ministerio, que sea flexible y
dialogante, ya que esta negociacion nos esta asfixiando, literal-
mente. Apelamos a la responsabilidad de ambos para llegar a un
acuerdo de precio urgente y evitar mds retrasos en el acceso a
estos tratamientos”.
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Asamblea ordinaria de ECOM
Se reclama a la Generalitat que fije sus compromisos
sobre los derechos de la discapacidad

El pasado 14 de junio se
celebro la asamblea general de
la Federacibn Ecom, con re-
presentacion en toda Espafa
que defiende a las personas
con discapacidad fisica, que
trabaja por la inclusion social y
ofrece diversos servicios y
apoyos a las entidades fede-
radas como es el caso de nues- &
tra organizacion.

En esta asamblea, en la
que estuvimos presentes, se
presentd un equipo de trabajo que pretendia recoger la par-
ticipacion activa de los asistentes sobre la inclusion de los dis-
capacitados infantiles en diversos campos de actuacion: en
el ambito escolar, en el dmbito sanitario y en el ambito de
actividades deportivas y ocio.

Se recogi6é la actividad de los presentes con una

La mesa de la asamblea durante la sesion

metodologia  participativa
innovadora y proximamente
veremos si los puntos de
debate y propuestas quedan
plasmados en reivindica-
ciones concretas.

En la Asamblea propia-
mente dicha se presento el
balance del 2018 y los pre-
supuestos para el 2019 que
quedaron aprobados por
unanimidad.

Se nos inform6 que el
gobierno catalan pretende hacer una reunion en la que se
vuelquen los temas prioritarios y de futuro sobre la discapaci-
dad, pero la actual junta considera imprescindible salvar
antes los compromisos no cumplidos por parte del gobierno
que ha perdido cierta credibilidad precisamente por los

incumplimientos. (continua en la pagina siguiente)

La Asociacion asistio el pasado 9 de mayo a la
Asamblea General de FECAMM, federacion que agrupa al
40 % de las aproximadamente 85 entidades que represen-
tan a las enfermedades minoritarias en Cataluia. Colabora

de Malalties Minoritaries y con la Plataforma de Malalties
Minoritaries que organiza anualmente el Dia Mundial de
las Malalties Minoritaries.

Esta convocatoria tenia una especial relevancia ya que
se trataba de confirmar la viabilidad de la Federacion, algo
venida a menos por el eterno problema de la participacion
en el trabajo y la responsabilidad de coordinar los esfuerzos
de las entidades a las que agrupa, entre ellas la nuestra.

Se despidi6 de la presidencia la voluntariosa Ana
Quintero que ha permanecido en primera linea mucho
tiempo. Agradecio el trabajo e implicacion de las personas
afectadas por enfermedades minoritarias y anuncié que se
marchaba con la esperanza de que el nuevo equipo
asumira y ampliara las actividades heredadas y las propues-
tas nuevas de la Junta que fue elegida inmediatamente
después en asamblea extraordinaria.

Se presentd un balance econémico del 2018 con
deficit, aunque con un remanente todavia positivo para ini-
ciar el presupuesto de 2019.

Renovacion y nuevas expectativas en la asamblea de la FECAMM

con el Consell de Pacients, con la Comissio d’Assesorament |

Los nuevos miembros de la Junta Directiva de la FECAMM elegidos
en la ultima asamblea.

Gracias a la incorporacion de tres entidades nuevas
(AELALD, NOW KNOW Y ANAC) se presento la unica can-
didatura que se ha comprometido a ampliar los objetivos y
la participacion de las entidades. Dejaron su cargo Ana M?
Quintero, presidenta; Jordi Albesa, secretario y Bernardo
Gomez Garrido, tesorero. Se eligid como presidenta a Sara
Salinas de AELALD y como secretaria a Ana M? Mendoza.

Deseamos un trabajo fructifero a la nueva junta, a la
vez que manifestamos nuestro total apoyo a esta nueva
etapa./ Paco Garcia
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pis d’acollida

Un gran servei que estalvia
temps per estar més a prop
dels hospitalitzats

La Griselda Escribano és tot un exemple de perseveranca
i de superaci6. La familia, ella, el seu marit, els pares, son
membres de I’Associacio de fa temps i a primers d'any van ser
beneficiaris del pis d'acollida del carrer Clos de Sant Francesc
perque a la Griselda li havien programat un trasplantament
pulmonar imprescindible. El pis d'acollida esta per cobrir
aquestes necessitats, especialment per families que el neces-
siten perque els internaments sén a Barcelona i la seva
residencia familiar sovint esta en altres municipis mes
apartats. Per aixo disposen d'un lloc d'acollida amb totes les
comoditats imprescindibles i amb la tranquilitat indispensable
per superar les angoixes que representen I'hospitalitzacio o,
com en aquest cas, el trasplantament. La Griselda i la seva
familia viuen a Les Masies de Roda, un tranquil poble de la
comarca d'Osona d'uns 700 habitants i s'hi van estar al pis
fins que la Griselda va rebre l'alta i va poder tornar al seu
municipi a fer vida normal. Ens ha agradat parlar amb ella i
la Pilar, la seva mare, per conéixer de primera ma la seva
experiéncia i donar fe en primera persona de la utilitat
daquest servei de 'ACFQ, que esta a I'abast de qualsevol
associat que ho necessiti.

Véncer.- Per entrar en matéria ens agradaria que ens
expliquessiu els primers moments: quan es va detectar la
malaltia, com ha anat evolucionant fins el trasplantament,
com ha anat 'adaptacié a la vida normal, etc.

Griselda Escribano.- Hem van detectar la malaltia quan
tenia tan sols dos mesos de vida, el juliol del 1990, a I'hospital
Sant Joan de Déu. Per els pares va ser una experiencia dura
perqué és una malaltia poc coneguda i el prondstic que els
van donar va ser d'uns set anys de vida i amb mala qualitat,
pero vam tenir la sort que aquell mateix any es va descobrir

La familia, al complet

el gen que provoca la FQ i van sortir nous tractaments per
combatre-a i aixi millorar notablement 'esperanca i la qualitat
de vida dels afectats.

La meva infantesa, de fet, ha sigut practicament igual
que la de qualsevol altre nen. En definitiva, en tinc molt bon
record i la malaltia me I'ha deixat gaudir d’aquesta fase de la
vida sense grans limitacions, nomeés amb ['afegit de tenir unes
obligacions que els meus amics no tenien: tractaments, medi-
cacio, fisioterapia, visites a I'nospital... per sort, perod, els pares
i metges no m'han amagat mai res i he viscut amb molta na-
turalitat aquesta situacio.

Amb larribada de l'adolescéncia aixd va canviar. Jo, com
qualsevol altra adolescent, vaig passar un periode en que em
vaig tornar una mica rebel contra la malaltia, sense ser con-
scient que I'unic que hi té a perdre ets tu... Les consequéncies
varen ser diverses infeccions respiratories, diversos tracta-
ments antibidtics endovenosos i pérdua de capacitat pul-
monar que no vaig aconseguir mai remuntar del tot, toti que
vaig aconseguir estabilitzar-me durant uns anys més.
Finalment, el 4 de juny del 2018 vaig signar els papers per
entrar en llista d’'espera per el trasplantament i després de 7
mesos, el 18 de gener de 2019 entrava a quirdfan per rebre
els nous pulmons, amb tan sols un 16% de capacitat pul-
monar.

Els primers dies son els més durs: és tot nou, hi ha pors,
dubtes i has d'aprendre a parlar de nou, a riure, guanyar
forca per caminar... perd deseguida comences a notar que

(continua a la pagina seglient)

(viene de la pagina anterior) ECom representa a 116 entidades
activas, de las que estuvieron representadas presencial-
mente y por voto delegado 75. En esta Asamblea se reeligio
al actual presidente Antonio Guillen por unanimidad.

Los retos para 2019 pasan por:

- Reclamar un plan de reivindicaciones para recuperar la
financiacion.

- Mejorar las gestiones de las convocatorias de subven-
ciones, en concreto la del 0,7% del IRPF

- Conseguir que la Generalitat ponga negro sobre blan-

co cudles son los compromisos en materia de derechos de
la discapacidad.

- Promocionar el servicio de asistencia personal en el te-
rritorio.

La Asociacion Catalana de Fibrosis Quistica seguira
estando en todos los frentes en los que se juegan nuestros
intereses y se coordinara con el resto de entidades de
Cataluna, intentando mantener nuestra imagen de
coherencia, seriedad y relacion critica con las instituciones,
desde el respeto y la colaboracion./ Paco Garcia
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respires com mai, que cada dia et sents
mes forta, fins que al cap de 3 setmanes
justes em van donar l'alta per poder
tornar a casa.

Avui dia puc afirmar que juntament
amb el naixement de la meva filla, el
trasplantament és el millor que m'ha
passat mai.

Véncer.- Entre aquestes noves expe-
riencies hi ha una altra que ens
agradaria que ens comentessis. Com va
anar l'estada al pis d'acollida del carrer
Clos de Sant Francesc?
Pilar.- Vam estar un total de tres set-
manes i 'Associacio ens va fer un favor
immens deixant-nos instal-lar al pis
durant l'ingrés del trasplantament de la
Griselda, ja que nosaltres vivim a Les
Masies de Roda, prop de Vic.

Vam estar molt bé durant l'estada,
ja que ho teniem tot a I'abast i el pis esta
molt ben comunicat amb el transport
public, i amb el cotxe amb 20 min
estavem a la Vall d'Hebron.

Per nosaltres va ser una gran sort
poder disposar del pis de I'Associacio i
hi vam estar molt bé.

Véncer.- Com va anar el trasplanta-
ment, com et trobes Griselda, qué cal
fer d'ara en endavant...

G.E.- El trasplantament va anar molt
bé, malgrat les petites complicacions
habituals que poden sorgir, perd s'a-
caben superant. Podriem dir que és un
petit peatge per poder arribar a estar al
100%. Durant el primer any hi ha molts

controls i visites cada mes a I'hospital
pero tot esta anant molt bé.

La veritat és que estic millor que
mai, tan sols fa sis mesos que em van
trasplantar i estic més bé que mai, al
cap de dos mesos vaig comencar a
practicar esport i exercicis amb un entre-
nador personal i a dia d'avui ja vaig a
correr i a pujar cims!

D'ara endavant hauré d'estar amb
el tractament immunosupressor per
prevenir el rebuig, entre altres coses evi-
tant dintre el possible 'exposicié al sol,
les aglomeracions de gent, evitar con-
tacte amb persones refredades, grip,
durant almenys el primer any evitar el
peix fresc i els crus, fer molt exercici per
tal d'allargar la vida util de I'organ, etc...

Véncer.- Com valoreu, en aquest sen-
tit, el servei del pis d'acollida, els possi-
bles avantatges i inconvenients...
G.E.- Després de la nostra experiéncia
som conscients que és molt important
que existeixi aquest servei, ja que a les
families que shan de desplacar se'ls
dona l'oportunitat de poder dedicar les
hores que haurien de dedicar al
desplacament a estar al costat de la per-
sona que tenen a 'hospital.

En definitiva, pensem que té tots els
avantatges i cap inconvenient.

Véncer.- Quina valoracié ens podeu
fer de la unitat dels afectats i familiars de
FQ per lluitar contra la malaltia i per
pressionar sobre la millora dels serveis...
G.E.- Pensem que és molt important

disposar d'una unitat especialitzada i
professionals especialitzats en el tracta-
ment de la Fibrosi Quistica, ja que aixi el
seguiment i l'evolucid de la malaltia
estan molt més controlats i es poden
minimitzar els danys que provoca.

També s’ha de destacar que la nova
unitat de la Vall d’Hebron és ideal i pen-
sada per evitar les infeccions creuades
entre els pacients i facilitar I'estada de
les visites, ja que els pacients no s’han
de desplacar a les consultes de diferents
especialitats i aixo s‘agraeix molt, sobre-
tot quan et trobes en un estat avancat
de la malaltia que et limita el desplaca-
ment.

Véncer.- Podem ser optimistes sobre el
futur de la malaltia?

Pilar.- Hem de ser optimistes, ja que
tenim més a prop que mai la curacié de
la FQ, i l'esperanca que els pacients mes
joves podran beneficiarse. De fet ja
existeixen diversos medicaments que
aturen I'evolucié de la malaltia i tot i que
a molts paisos ja se'n poden beneficiar,
€s molt trist que aqui hi hagi encara
tants problemes perquée és financiin i
alhora s’inverteixi tant poc en investi-
gacio.

Véncer.- Alguna altra cosa a destacar?
G.E.- Creiem que és important que
degut a que cada vegada hi ha mes
adults amb FQ trasplantats, seria intere-
ssant que des de [I'Associacio es
plantegés obrir un apartat destinat a
aquest col-lectiu.
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Entrevista al Dr. Oscar Asensio
respecto de los nuevos medicamentos

“No debemos obviar el cumplimiento de los
tratamientos habituales para no estropear
la efectividad de los moduladores”

Véncer.- Dr. Asensio, conocemos las gestiones y el interés de
la Societat Cientifica (SEFQ) que usted preside desde este
mismo mes de noviembre, para conseguir una financiacion
adecuada de los nuevos farmacos que actuan en el tratamien-
to de algunas variedades de la FQ. Trabajaron sobre el particu-
lar durante muchos meses, y al final se ha conseguido. ;Qué
valoracion hacen del trabajo y su desenlace?

Oscar Asensio.- En primer lugar, no querria dejar pasar la
oportunidad para resaltar el momento historico que estamos
viviendo. Un momento lleno de esperanza y de buenas noti-
cias para la comunidad de la FQ. El esfuerzo comun de las
asociaciones de pacientes y de la sociedad cientifica ha con-
seguido desbloquear una decision que se ha retrasado
innecesariamente durante demasiado tiempo. Si ahora son
medicamentos Utiles, jno lo eran hace tres anos? Una lastima
el retraso. Pero bien esta, o que bien acaba. Hay que ser posi-
tivos y aprender.

Véncer.- ;Qué se tendria que hacer en el futuro para que no
vuelva a suceder que un desacuerdo entre la Administracion
y las empresas que investigan nuevos farmacos produzca una
dilatacion en el suministro a las personas que los necesitan?
O. A- Espero y deseo que la experiencia de estos arios de
negociacion y lucha sirva para que los nuevos tratamientos
que tienen que llegar lo hagan de forma mas rapida. Los pro-
tocolos de analisis y estudio son demasiado lentos y la buro-
cracia costosa. Siendo farmacos de un mismo grupo se espera
que algunas fases puedan acelerarse, algunas administra-
ciones de prestigio (FDA), agencia europea del medicamento
(EMA) asi lo han entendido y se han acelerado estos procesos.
Tendremos que persistir en el trabajo conjunto y mantener la
presion para ello.

Véncer.- Ahora estamos pendientes de que el acuerdo marco
entre Administracion y Vertex pueda desarrollarse en el con-
texto catalan. /Es usted optimista sobre los plazos?

0. A-- Sinceramente creo que la administracion catalana lo
esta trabajando bien desde hace tiempo y creo que no se va
a dilatar demasiado, pero hemos de velar para que sea lo
antes posible. Los clinicos tenemos bien identificados los can-
didatos, y las farmacias de los tres centros de referencia pre-
paradas. Solo falta que dispongamos de los farmacos para
poder empezar. Es probable que precisaremos de aplicativos
para poder hacer el seguimiento ya que la financiacién en
esta ocasion es con un techo de gasto y pago por resultados,

hecho que nos obligara a
un seguimiento y valo-
racion evolutiva individual
de cada caso.

Véncer.- Que opinion le
merecen algunas noticias
de estos ultimos meses sobre nuevas estrategias terapeuticas
encaminadas directamente a actuar sobre el genoma como la
técnica editing del americano David Liu?

O. A.- Realmente los tratamientos que vamos a poder dispo-
ner pronto son lo mejor que hemos tenido hasta el momento,
pero no curan la FQ, la frenan de forma efectiva, aunque con
variaciones individuales. Llegaran otros nuevos y mejores
moduladores del CFTR que ampliaran el porcentaje de
pacientes susceptibles de tratamiento. Tendremos que avan-
zar en reducir la edad de inicio de los mismos a la mas precoz
posible. A pesar de ello aln habra pacientes con mutaciones
mas raras que no dispondran de tratamientos altamente efec-
tivos en estos primeros anos. Se esta trabajando en otros
tratamientos moduladores y en otros tratamientos que no
dependan de la mutacion que tengas. El siguiente paso sera
finalmente buscar el tratamiento curativo y probablemente
este vendra por la via del tratamiento con RNAm y/o terapia
geénica con la editacion genética (CRISPR cas9). Con investiga-
ciones avanzadas y con buenas perspectivas de eficacia pero
aun en fases de investigacion inicial por lo que se debe seguir
trabajando en ellas. Mientras todo ello ocurre no deberiamos
olvidar la importancia de mantener el cumplimiento de los
tratamientos de base sintomaticos habituales para no estro-
pear la efectividad de los moduladores. Es probable que
algunos de ellos puedan reducirse tras introducir los nuevos
tratamientos moduladores pero hemos de hacerlo de forma
ordenada y a poder ser basado en la evidencia.

Véncer.- jPodemos tener esperanzas de que los nuevos far-
macos Kalydeco, Orkambi, Symkevi y el triple combo (TRIKAF-
TA ®) recientemente aprobado por la FDA puedan estar al ser-
vicio de los afectados en los proximos meses?

O. A-- Es de esperar que silll Mientras tanto debemos seguir
utilizando los tratamientos que dispongamos lo mejor posible
y seguir investigando también en los sintomaticos de toda la
vida a fin de que cuando se necesiten sean lo mas efectivos y
diversos posibles. La Fundaciébn americana para la FQ ha in-
vertido una importante suma para investigar en ellos.

El Dr. Oscar Asensio
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Entrevista con Paco Garcia, representante de la ACFQ en la CFT

“A veces hay que recordar a los técnicos, que los
pacientes somos los que ponemos el cuerpo”

Véncer.- Paco, tu eres el representate de la
Asociacion en dos comisiones del CatSalut.
¢Cudles son esas comisiones y qué hacemos
en ellas?

Paco Garcia.- Son dos comisiones bastante
importantes del CatSalut. Una es la Comisién
Farmacoterapettica (CFT) y la otra es la
Comision Asesora de Medicamentos en
Situaciones Especiales (CAMSE). Existen en el
sistema de salud dos comisiones que canali-
zan la regularizacion de medicamentos por la
via hospitalaria y por la via de atencion pri-
maria. Esas dos comisiones emiten sendos
informes y los elevan a la CFT que es quien
autoriza en ultima instancia. Suelen respal-
darse generalmente los informes porque
vienen perfectamente desarrollados, con su
ficha técnica correspondiente y con un plan
de armonizacion que lo contempla todo.
Nosotros estamos en esa comision (junto con
otras dos asociaciones de pacientes) porque
por ley es obligado que los representantes de
los usuarios estemos en todos los niveles téc-
nico sanitarios y este es uno de los niveles
macro en los que estamos presentes.

Veéncer.- ;Estamos ahi en virtud de nuestra
fortaleza como asociacion?

R G.- Bueno, formalmente en nuestro caso
fue a propuesta de la Gerencia del Medica-
mento a través de la relacion que tenemos
con los medicamentos huérfanos previstos
para enfermedades minoritarias como la
nuestra. En otros casos es el propio Consell
Consultiu el que elige a una asociacion de
pacientes para que esté representada en esta

comision.
Estar presentes
Véncer.- Y
er_‘ !as nuestro papel
comisiones ahi es...
- = R G.- Participar
farmacologicas .., caquier

miembro en la
deliberacion téc-
nica, excepto en
los casos en que
hay conflicto de
intereses,  por
ejemplo cuan-
do se trata de

prestigio y
capacidad de
influencia

un medicamento que nos afecta de manera
directa. Para casos de medicamentos que nos
afectan suelen invitarnos a las comisiones pre-
vias para que opinemos al respecto y pro-
pongamos estrategias. De ese modo se
puede influir pero no en el Ultimo paso,
donde se cuidan mucho las formas. Por
gjemplo, firmamos un compromiso de confi-
dencialidad que debe respetarse y se respeta
escrupulosamente.

un determinado medicamento, que puede
estar probado o en fases previas pero que se
reclama puntualmente por sus efectos benefi-
ciosos. Pues esta comision evalla, debate,
comprueba y, en su caso, permite la uti-
lizacibn del farmaco, teniendo en cuenta
todos los factores de garantia meédica y todos
los factores econdmicos, que en muchos de
€estos casos, cuentan tanto como los medicos.

Veéncer.- ;jSe tiene en cuenta nuestra
opinién? jAportamos algo?

R G.- Bueno, yo me he hecho esa
segunda pregunta muchas veces
porque para nosotros estar ahi es impor-
tante pero se trata también de que sea
importante nuestro papel por lo que
podamos aportar y resulta evidente que
nos tienen en cuenta porque en este tipo
de comisiones técnico-cientificas se
tiende mucho a la abstraccion medica-
mento/beneficio pero se olvida muchas
veces que el beneficio es para personas
concretas que tienen no solo su derecho
a opinar, sino la obligacion de decir lo que
piensan al respecto. Yo he podido darme
cuenta de que nuestra intervencion en ese
punto resulta muchas veces clave y que en
ese sentido resultamos, no s€ si impres-
cindibles, pero seguro que importantes si. Lo
diré mas graficamente: en alguna de esas
reuniones yo he llegado a comentar que
nosotros, los pacientes, somos los que aporta-
mos el cuerpo cuando se trata de hablar de
farmacos...

Veéncer.- ;Y la otra comision, la de los
medicamentos especiales?

R G.- El hecho de formar parte de la CFT y la
experiencia de nuestras aportaciones, que
han llevado a la propia comision a ser muy
deferente con nosotros en casos especiales
donde teniamos dudas o algunos reparos,
hizo que el propio CatSalut favoreciera nues-
tra participacion en la CAMSE. Ahora en con-
creto, esta comision se dedica a analizar los
procedimientos que utilizan todos los hospi-
tales publicos para autorizar un medicamento
que se declara en situacion especial.
Generalmente parte de un médico que pide

Veéncer.- En esta comisidbn nuestra experien-
cia es mas reciente...

P G.- S en esta llevamos mas o menos un
ano y en la CFT desde junio del afio 2017.

Véncer.- Y se van a debatir ahi los modelos
de financiacion de los nuevos medicamen-
tos?

P G.- No. Eso forma parte del debate de la
CFT y no va a ser para todos los medicamen-
tos igual. Y ademas ahi, para esos nuevos
medicamentos influyen muchos factores: el
porcentaje de beneficiarios, la negociacion
de cada sistema de salud europeo con los
laboratorios, el nivel de productividad de las
nuevas moléculas que para muchos laborato-
rios resulta escandaloso e incluso, en nuestro
caso, el hecho de que el Ministerio autorice
un determinado medicamento no garantiza
que se pueda expedir porque quienes pagan
son las Comunidades Autbnomas y hay algu-
nas que ya han dicho que no tienen pre-
supuesto. De todos modos, a nosotros, estar
en esas comisiones nos resulta muy benefi-
cioso porque alcanzamos un nivel de infor-
macion que de otro modo no tendriamos.
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Entrevista con Blanca Ruiz, presidenta de la Federacion Espanola de FQ

“Sin presion social y sin repercusion en los medios,
ya se ha visto que las negociaciones se eternizan”

Véncer.- Al colectivo de FQ nos ha preo-
cupado extraordinariamente la lentitud
en la financiacion de los nuevos farmacos.
¢Nos puede hacer un resumen de las
actuaciones llevadas a cabo a este respec-
to?

Blanca Ruiz.- Tanto la Federacion como
la Sociedad Espainola de FQ hemos esta-
do manteniendo reuniones periodicas

con la Direccion General de Farmacia,
con la Agencia Espariola de Medicamen-
tos y Productos Sanitarios y con el labora-
torio Vertex Pharmaceuticals. También, de
forma local, hemos mantenido contacto
con algunas de las Consejerias de
Sanidad de las comunidades autbnomas
que tienen voz y voto dentro del Consejo
Interministerial de Precios a través de las
asociaciones locales. Por otra parte, nos
reunimos con los portavoces de la
Comision de Sanidad del Congreso de los
Diputados y del Senado. Gracias a lo cual,
este Ultimo aprobd por unanimidad el
pasado 20 de febrero una mocion para
agilizar el acceso a los nuevos tratamien-
tos para las personas con FQ.

Veéncer.- ;Cual es el modelo actual de
financiacién publica de este tipo de medi-
camentos y por qué debiera mejorar?

B. R.- La financiacién consiste en que se
acuerde un precio con el laboratorio para
que estos medicamentos se puedan com-
prar con los presupuestos del Sistema
Nacional de Salud. Mientras ese precio no

se acuerda o no esta financiado por el SNS,
el acceso esta restringido al uso compasivo
o al acceso por medicacion extranjera,
donde el precio del medicamento o fija el
laboratorio (mas elevado) y la compra del
medicamento va contra el presupuesto
destinado a los usos compasivos del hospi-
tal. En Francia, por ejemplo, tienen un sis-
tema de autorizacién temporal de uso de
medicamentos (ATU), que permite el
uso de farmacos que adin no han com-
pletado el proceso de financiacion. Es
el programa mas completo y docu-
mentado a nivel europeo de acceso
precoz a tratamientos con medicamen-
tos huérfanos y creemos que es un sis-
tema adecuado que deberia implan-
tarse en Espafa para que los pacientes
puedan tener acceso a estos medica-
mentos mas alla de las negociaciones
de precio entre el Ministerio de Sanidad
y el laboratorio correspondiente.

Véncer.- ;Qué variables influyen en
el precio de este tipo de farmacos?

B. R.- Por las reuniones que hemos man-
tenido con la Direccion General de
Farmacia, sabiamos que el Ministerio de
Sanidad queria implantar el modelo de
pago por resultados en la financiacion de
este tipo de farmacos. Es decir, evaluar el
coste-beneficio para comprar el medica-
mento al laboratorio a un precio que se
considerara adecuado a la mejora que
supusiera para los pacientes y, a su vez,
fuera sostenible para el SNS.

Véncer.- La lentitud en la toma de deci-
siones jcon qué problemas ha tropezado
en su opinion?

B. R.- En el ultimo ano ha habido
muchos cambios politicos, con tres minis-
tras de Sanidad diferentes y dos directoras
de Cartera Basica de Servicios, lo cual ha
lastrado todo el proceso de negociacion.
Ademas, ha costado mucho que el
Ministerio de Sanidad y el laboratorio se
sentaran a negociar, no ya unicamente el
precio de estos farmacos, sino las condi-
ciones generales para su financiacion. Al
laboratorio, como empresa privada que

es, le preocupan sus beneficios economi-
Cos y recuperar la inversion realizada; y al
Ministerio le preocupa poder mantener
todos sus servicios. Ha habido muchas
discrepancias respecto al modelo de
financiacién propuesto por Sanidad, basa-
do en el pago por resultados, pero se han
revisado estas condiciones punto por
punto y se ha tratado de llegar a un
acuerdo en cada uno de ellos.

Véncer.- ;Qué acciones habria que
impulsar desde las asociaciones o desde la
propia Federacién para que este tipo de
problemas no se repitan?

B. R.- Creemos que el didlogo con ambas
partes, Ministerio y laboratorio, es funda-
mental para hacerles comprender a cada
uno de ellos lo desesperante de la
situacion que estamos viviendo las fami-
lias. Pero también somos conscientes de
que sin la presion social, sin salir a la calle
y sin la repercusion en los medios de
comunicacion, todas estas negociaciones
se habrian demorado mucho mas en el
tiempo. Por eso consideramos que hay
que mantener la presion y estar atentos
para que estas situaciones de bloqueo no
se repitan.

Véncer.- ;Cual es el papel que juega la
Federacién en este ambito?

B. R.- Como representantes de los
pacientes de FQ en Esparfa, nuestra labor
es continuar con la lucha colectiva,
aunque respetando siempre las iniciativas
individuales de las fa-
milias debido a la de-
sesperacion que su-
pone este tema. Y, por
supuesto, seguir con-
tando con el apoyo de
los medicos en la
gestion administrativa
y también dando a co-
nocer el problema en
los medios de comuni-
cacién, porque es im-
portante que la infor-
macibn  que  se
publique sea veraz.

El modelo
frances, que
permite el
acceso precoz a
medicamentos
mientras se
negocia, es el
que debemos
implantar
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Representantes de la Federacion Espariola de Fibrosis
Quistica (FEFQ) han mantenido esta tarde, en el Ministerio de
Sanidad, una reunion con la Ministra de Sanidad, Consumo y
Bienestar Social, Excma. Sra. DhAa. M? Luisa Carcedo y la
Directora General de Cartera Basica de Servicios del Sistema
Nacional de Salud y Farmacia, Sra. Patricia Lacruz Gimeno,
donde les han comunicado personalmente el acuerdo alcan-
zado con el laboratorio Vertex Pharmaceuticals para la finan-
ciacion de los farmacos Orkambi, Symkevi y Kalydeco,
que estaran disponibles a partir del proximo 1 de noviem-
bre.

En el caso de Orkambi se ha autorizado la indicacion
para niflos de 6 a 11 anos (ambos inclusive) con dos copias
de la mutacion F508del. Y en el caso de Symkevi se ha autori-
zado su uso para personas a partir de 12 anos con dos
copias de la mutacion F508del, asi como personas con una
sola copia F508del mas una de las siguientes 14 mutaciones
de funcion residual: P67L, R117C, L206W, R352Q, A455E,
D579G, 711 + 3A = G, S945L, S977F R1070W, D1152H,
2789 + 5G = A, 3272-26A = G, y 3849 + 10kbC — T.

Esta decision se tomd en la ultima reunion de Ia
Comision Interministerial de Precios de Medicamentos,
celebrada el pasado 30 de septiembre y, a diferencia de las
anteriores resoluciones, ha contado con la aceptacion por
parte del laboratorio Vértex.

A la reunién han acudido Blanca Ruiz (presidenta de
la FEFQ), Cristina Simal (secretaria), Juan Da Silva y Fernando
Moreno (ambos vicepresidentes), quienes se han mostrado
realmente emocionados al recibir la noticia, después de tantos
anos de lucha por el acceso a estos medicamentos.

“Después de casi 4 arios de espera a que se llegara a
un acuerdo, hoy es un dia muy importante para nosotros y
para mi el mas feliz de mi presidencia. El fin de la Federacion
es favorecer que las personas con Fibrosis Quistica tengan una
buena calidad de vida y luchar por sus derechos, entre ellos el
de tener acceso a los mejores tratamientos disponibles..., hoy
se ha conseguido uno de esos objetivos. Solo esperamos que
la disponibilidad de estos tratamientos en los hospitales sea lo
mads temprana posible” declara Blanca Ruiz, presidenta de la
Federacién Espafola de Fibrosis Quistica.

“Es una gran noticia. Desbloquear esta situacion va a
ayudar a que muchas personas en Esparia puedan verse be-
neficiadas con estas medicaciones. Confiamos que ahora las
comunidades autonomas agilicen los tramites para que los
tratamientos lleguen a las personas con Fibrosis Quistica cuan-
to antes y puedan mejorar su calidad de vida de la misma
forma que a mi hija, a la que le ha cambiado la vida radical-
mente, desde que lo toma por uso compasivo hace mds de 3
arios. Ademas, esperamos que la experiencia en resolver esta
financiacion, sirva para agilizar la llegada de los siguientes
medicamentos que estan a punto de aprobarse y que vienen

Ahora todo esta en manos de las Comunidades Auténomas
Sanidad y Vertex llegan finalmente a un acuerdo para la
financiacidon de los medicamentos Orkambi y Symkevi

para beneficiar a un grupo mds amplio de personas. Hoy
cogemos fuerza para sequir defendiendo el acceso al mejor
tratamiento” declara Juan Da Silva, vicepresidente de la
Federacion Espafnola de Fibrosis Quistica.

“El acceso a estas medicaciones va a suponer un salto
cualitativo en la salud de aquellos que puedan tomarlas.
Nuestra alegria y la de nuestras familias es inmensa. S€, por mi
propia experiencia tomando Symkevi, que hay un antes y un
después. Y me alegro de que por fin nos den lo que nos cor-
responde”, ha declarado Cristina Simal, secretaria de la FEFQ.

Desde la Federacion Esparfiola de Fibrosis Quistica
queremos mostrar nuestro mas sincero agradecimiento al
Gobierno de Espana, al Ministerio de Sanidad, a la Direccion
General de Farmacia y a la Agencia Espafiola del
Medicamento por su trabajo y dedicacion durante todo este
tiempo para que este acuerdo saliera adelante, a la Comision
Interministerial de Precios de Medicamentos y al laboratorio
Vertex por su buena disposicion en dichas negociaciones. Al
Senado por apoyar de forma unanime la financiacioén de estos
medicamentos, al Defensor del Pueblo y a todas las conse-
jerias de Sanidad de las diferentes comunidades autbnomas
por ser sensibles, apoyarnos y ayudarnos a conseguir la finan-
ciacion de los medicamentos. También a los medios de comu-
nicacion que nos han permitido visibilizar esta reivindicacion a
la sociedad, mostrando la problematica a la que se enfrentan
miles de personas con Fibrosis Quistica y por qué era tan
importante este acuerdo de financiacion que por fin permitira
el acceso a unos farmacos que frenan el deterioro que pro-
duce esta enfermedad.

Pero, especialmente, queremos dar las gracias a
todos los que han formado parte de esta lucha: principal-
mente a las asociaciones de Fibrosis Quistica de todas las
comunidades auténomas que forman parte de la FEFQ, a la
Sociedad Médico-Cientifica Espafiola de FQ, a las
Fundaciones e Entidades de Fibrosis Quistica, Salud,
Discapacidad y Enfermedades minoritarias y crénicas que
tanto nos han apoyado, a las plataformas e iniciativas indivi-
duales y por supuesto, a las personas con Fibrosis Quistica,
familiares y amigos, sin los cuales nada de esto habria sido
posible.

Gracias a todos por estar unidos, por no rendiros,
por salir a la calle a reclamar el derecho a la salud y por
el trabajo de todos estos anos que por fin ha dado sus fru-

Una vez aprobada la financiacion de los medicamen-
tos por parte del Ministerio de Sanidad, Consumo y Bienestar
Social, y siendo una aprobacion vinculante, solicitamos a
todas las comunidades auténomas que faciliten lo antes
posible estas medicaciones para que los pacientes de toda
Espana puedan beneficiarse segun su estado y siguiendo cri-
terio médico farmacéutico.
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Mor el reconegut pintor Ramon Pujol i Boira, autor del
logo de la fq de I’Associacio i de la Federaci6

A primers de setembre va morir a
Albons, municipi empurdanés on
residia des del 1976, el reconegut pin-
tor Ramon Pujol Boira als 70 anys d'e-
dat. El Ramon, va estar molt vinculat a
la nostra Associacié perqué a banda de
ser el germa del Josep Maria Pujol
Boira, actualment voluntari de
I'Associacié i durant una bona colla
danys coordinador de l'entitat, va ser
el creador del nostre logo, que despres
va ser assumit per la Federacio
Espanyola i pel conjunt d'associacions
de ['Estat.

El Ramon Pujol i Boira—en el mon
de l'art Pujolboira— formava part del
Grup 69 empurdanes juntament amb
els artistes Ricard Anson, Josep
Ministral, Daniel Lleixa i Lluis Roura i

habia nascut a Barcelona l'any 1949.
Al 1967 va ingressar a I'Escola d'Arts i
Oficis Artistics Massana de Barcelona i
al 1968 es va incorporar al Cercle
Artistic Sant Lluc i va fer el seu primer
viatge a Paris on va exposar les seves

obres per primer cop el 1969. Al 1970
va tornar a Barcelona i va comenca a

treballar a l'estudi del carrer Jocs
Florals, a la barriada de Sants. Després
de fer el servei militar l'any 1976 va
anar a viure al municipi d’Albons on
tenia el seu taller creatiu i on va pintar,

entre altres, el Sant Sopar de l'església
romanica. Al 1990 publica “Emporda,
Somnis, Pintures”, amb 100 il.lustra-
cions en color, en una monografia que
recull els seus darrers treballs. Al 1993
el Consell dEuropa el convida a fer
una exposicié individual a Estrasburg,
que és exposada també al Parlament
Europeu. Entre el 2002 i el 2004 rea-
litza escultures publiques personals i
activitats d'intervencié com a membre
del grup 69. Déna conferéncies a la
Universitat Internacional Menéndez y
Pelayo (UIMP) i al 2005 publica “Elogi
del passeig”, resum dels seus treballs
des del 2002. Tambeé es lautor del
gran fresc de 400 metres quadrats de
la parroquia de Santa Coloma de
Farners i el timpa i la reixa de l'església

de Sant Pere de Figuerres. Va ser un
pintor molt prolific i molt reconegut.
Volem des d'aquestes pagines enviar
un condol a la familia i molt especial-
ment al nostre company i amic Josep
Maria.

Heréncies i llegats solidaris: una altra forma d'ajuda

Deixar un llegat a una ONG és una practica habitual a diversos paisos europeus i suposa una gran
part dels ingressos de les organitzacions.
L'Associacio Catalana de Fibrosi Quistica també pot ser beneficiaria com a entitat sense anim de lucre
de llegats solidaris. Només cal que aquella persona que vulgui fer aquest acte solidari a favor de la Fibrosi
Quistica en el seu testament, ho especifiqui. Us animem a col-laborar a favor de la Fibrosi Quistica i a
difondre aquesta informacio entre els vostres coneguts, amics i familiars. Contribuirem entre tots a una

gran lluita.
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Aproximacion diagnoéstica y terapéutica integral
en fibrosis quistica: del genotipo a los organoides
y otros medios celulares de analisis

La Fibrosis Quistica es causada
por la presencia de dos variantes
patogénicas (mutaciones) en el gen
cystic fibrosis transmembrane conduc-
tance regulator (CFTR) que codifica
para una proteina de membrana del
mismo nombre. El funcionamiento
inactivo o ineficiente de la proteina
CFTR produce un deterioro del trans-
porte de cloruro y bicarbonato y una
mayor absorcion de sodio a través de
las células epiteliales (de las vias respi-
ratorias). Debido al desequilibrio de
iones se desarrolla moco espeso. Los
pacientes desarrollan una enfermedad
pulmonar progresiva que comprende
obstruccion de las vias respiratorias,
infeccion bacteriana e inflamacion.
Otros sintomas pueden ser disfuncién
pancreatica y desnutricion entre otros.

Actualmente la mayoria de
pacientes con FQ son diagnosticados
durante la etapa neonatal gracias al
programa de cribado, pero hay
pacientes que presentan formas no
“clasicas “de FQ o fenotipos no con-
cluyentes y se necesitan establecer
técnicas adicionales para conseguir un
buen diagndstico y prondstico. Con las
técnicas de secuenciacion masiva,
aplicadas desde 2014 en nuestro labo-
ratorio, en la gran mayoria
de pacientes se han podido |
hallar los dos alelos “culpa- |
bles” de la enfermedad.
Esto ha dado lugar a la &
identificacion de muchas -
variantes cuyo significado
funcional es dificil de
establecer. Por eso son
necesarias herramientas
que nos ayuden a valorar
de manera mas precisa
como funciona la proteina
CFTR mutada en esos
pacientes lo que ayuda a
establecer cual sera el

k)
.

Dr. Tizzano

El equipo del Hospital del Valle Hebron liderado

grado de afectacion de los pacientes
a temprana edad.

Se han detectado mas de 2000
mutaciones diferentes, y han sido clasi-
ficadas en 6 categorias en base al
efecto de la mutacién sobre la proteina
CFTR y su funcién como canal de
cloro: no hay sintesis de CFTR (clase
1); sintesis de proteina CFTR no llega a
la membrana (clase Il); la proteina
CFTR llega a la membrana pero no
hay apertura del canal (clase 1l ); o la
sintesis de proteina CFTR que alcanza
la superficie celular presentando fun-
cioén residual (clase IV, V'y VI).

Hasta hace pocos afos los
tratamientos eran solo sintomaticos.
Sin embargo en los ultimos 5 arios, los
medicamentos que apuntan especifi-
camente a reparar la proteina CFTR
defectuosa (medicamentos modu-
ladores de CFTR) han ingresado al
mercado en varios paises. Los potenci-
adores (por ejemplo, Ivacaftor) mejoran
la funcion del canal CFTR, mientras
que los correctores (por ejemplo,
Lumacaftor o Tezacaftor) dirigen la sin-
tesis y el transporte del CFTR a la
membrana apical donde el CFTR actia
como canal del cloro.

La mayoria de los pacientes pre-

1

por la Dra Gartner y el

sentan una o dos copias de la mutacion
F508del y los ensayos clinicos se diri-
gen a estos genotipos frecuentes.
Estos correctores y potenciadores
tienen alto coste y la respuesta puede
no ser efectiva en algunos pacientes.
Ademas, hay un 15% de pacientes con
genotipos muy poco frecuentes por lo
que se hace imposible para la industria
llevar a cabo ensayos clinicos.

El uso de modelos in vitro es un
enfoque para predecir la respuesta del
paciente a un medicamento. Actual-
mente, los modelos mas investigados
para la prediccion de la respuesta al
tratamiento son los organoides intes-
tinales y los cultivos primarios de célu-
las epiteliales respiratorias derivadas
de raspaduras nasales o de lavado
bronquial.

Qué son los organoides?

Son mini-érganos cultivados en el
laboratorio que se forman a partir de
una célula madre. Los organoides se
aplicaron en el campo de la oncologia
en investigacion hace una década en el
Hubrecht Institute de Utrecht (Holanda)
por el grupo de Hans Clever. Los orga-
noides intestinales se cultivan a partir
de las criptas del recto obtenidas medi-
~ante una pinza de biopsia

|y contienen células madre;
por lo tanto, se pueden
expandir indefinidamente
para obtener una fuente
continua de material
especifico del paciente. A
partir de 2013, los
organoides intestinales
han sido utilizados para
estudiar como funciona el
CFTR de un determinado
paciente dado que las
células en cultivo respon-

den a una sustancia llama
(continua en la pagina siguiente)
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(viene de la paghina anterior)

da forskolina que estimula la apertura
del canal del cloro. Los organoides de
individuos control (sin FQ) entonces se
“hinchan” (fendmeno llamado “Forsko-
lin Induced Swelling” FIS). La hincha-
z6n de los organoides esta ausente en
los organoides de pacientes sin CFTR
o CFTR no funcionante, pero se obser-
va cierta hinchazén en los pacientes
con funcién residual. De hecho, la
magnitud de dicha hinchazén se cor-
relaciona con otros biomarcadores de
la enfermedad como las mediciones
de la corriente intestinal y la concen-
tracion de cloruro del sudor. Los
organoides de los pacientes se pueden
incubar con farmacos candidatos para
evaluar su efecto sobre la hinchazén
para cuantificar individualmente los
efectos del farmaco en cada paciente.

El grupo holandés del Dr.
Beekmann ha demostrado el potencial
predictivo de los organoides rectales
para identificar respondedores clinicos
y no respondedores al tratamiento con
moduladores del CFTR. Ademas, el
mismo grupo demostré que la respues-
ta positiva de los farmacos en los
organoides se correlacionaba con
otros parametros como la prueba del
sudor o la espirometria.

Desde el afio 2016, el grupo de
investigacion de medicina genética en
FQ del VHIR, liderados por la Dra.
Silvia Gartner de la Unidad de Fibrosis
Quistica del HVH y el Dr. Eduardo Tiz-
zano del grupo de Medicina Genética
han establecido la linea de investi-
gacion de organoides y células na-
sales epiteliales en FQ. Participan en
el equipo Maite Calucho investigadora
predoctoral que realizd una estancia
en el laboratorio BiolSI, en la
Faculdade da Ciencias da Universi-
dade de Lisboa (FCUL) en Portugal,

que dirige la prestigiosa investigadora
Margarida Amaral y en el laboratorio
de Utrecht a cargo del Dr. Beckman
profesional considerado el “padre” de
los organoides intestinales, para espe-
cializar su formacién en las técnicas
electrofisiolégicas de organoides y
otras células epiteliales. La toma de
biopsias rectales esta a cargo del Dr
Carles Giné cirujano experto que forma
parte del grupo de investigacion.

Las técnicas de laboratorio de los
organoides y de cultivos celulares son
muy complejas y requieren de un
equipo con un nivel de conocimiento y
experiencia adecuados, ademas de los
altos costes que necesitan estos pro-
gramas de investigacion. La compleji-
dad que ello implica hace que en la
actualidad haya pocos centros euro-
peos dedicados y reconocidos en estas
lineas de trabajo que centralizan las
muestras para su correcto analisis tra-
bajando en red. Esto es posible aqui en
Barcelona, ya que la Unidad de FQ del
Vall d’'Hebron es la unica en Espaina
que pertenece a la red de ensayos
clinicos de la Sociedad de FQ europea
(ECFS-CTN) y reconocida para traba-
jar en esta linea. Por lo tanto es impor-
tante concentrar los esfuerzos del
equipo investigador, que ha recibido
ayuda de la Mutua Madrilefa, para car-
acterizar a los pacientes FQ con muta-
ciones ultra raras, establecer un banco
de muestras de pacientes y estudiar la
respuesta a farmacos. La colaboracion
de la familia Jodar Altimiras ayudara a
completar el proyecto mencionado. El
grupo de investigacion participa en
estudios colaborativos con los centros
de Lisboa y Utrecht sobre el papel de la
degradacion del ARNm en las muta-
ciones CFTR sin sentido; o en los
mecanismos de las mutaciones poco
frecuentes, con resultados publicados

en revistas internacionales. Asimismo,
es oportuno mencionar la puesta en
marcha, ademas del proyecto en curso
mencionado, de otros dos proyectos de
investigacion: el proyecto europeo
sobre opciones de tratamiento de
pacientes portadores de mutaciones
muy raras (HIT CF) identificadas en el
Laboratorio de Genética del HVH
(investigadora  predoctoral Paula
Fernandez) en el cual el HVH es centro
de Espana designado por la ECFS-
CTN donde se centralizara la toma y el
procesamiento de muestras colaboran-
do con el centro de Utrecht. Asi mismo
podran participar los pacientes FQ de
toda Cataluia que cumplan los criterios
especificos y, en una segunda etapa,
del resto de Espanfia.

El segundo proyecto se focalizara
sobre las mutaciones clase | en el que
ademas de la técnica de organoides,
se implementara una técnica novedosa
con células nasales en este mismo la-
boratorio que contara con financiacion
aportada por la Fundacién Arcadi para
poder llevarlo a cabo. Este ensayo
también ofrece nuevas oportunidades
para la identificacion de farmacos de
manera personalizada. También po-
dran participar los pacientes FQ de
toda Cataluia que cumplan los criterios
especificos.

El trabajo en curso de este grupo
indica que tanto los organoides como
el estudio de células nasales permitira
utilizar sus resultados en la practica
clinica para el diagndstico de fenotipos
inciertos (FQ no concluyente); catego-
rizar el grado de gravedad de la enfer-
medad y la respuesta al tratamiento de
los diferentes moduladores el CFTR
(medicina personalizada) para indicar-
los de la manera mas racional posible y
optimizar la terapéutica con un impor-
tante impacto econémico en sanidad.

LA PROPERA JORNADA FORMATIVA DE L’ACFQ ESTA PREVISTA PER AL PROPER DISSABTE 14 DE
DESEMBRE, A LES 10H. A LA SALA D’ACTES DE L’'HOSPITAL DE LA VALL D’HEBRON. Preneu nota.

Volem agrair a tots els socis, col-laboradors, empreses i amics que fan donacions i organitzen activitats per continuar la

lluita contra la fibrosi quistica, la seva generositat i el seu extraordinari esperit solidari. Sense el seu esfor¢ no podriem

mantenir la col-laboracié econdmica per millorar les unitats hospitalaries ni contribuir a la recerca biomédica.
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4RS SACALALENGUA

F\ ‘/' El proyecto del microbioma bucal
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Con la participacion de afectados de FQ...
Saca la lengua: el conocimiento del microbioma bucal

Se han dado a conocer recientemente los resultados
preliminares de la sequnda fase del proyecto del microbio-
ma bucal, conocido como “saca la lengua”, en el que ha
participado un colectivo de afectados de FQ. Este proyecto,
que se inicid en el afio 2015 coordinado por el Centro de
Regulacion Genomica (CRG) esta basado en el estudio del
conjunto de todos los microorganismos que estan pre-
sentes en la boca de las personas. Su objetivo cientifico es
tener datos fiables sobre la diversidad de los microorganis-
mos (bacterias y hongos) que viven en la boca de individu-
0s sanos o afectados por alguna enfermedad o sindrome.
La hipétesis inicial es que el microbioma es esencial para el
correcto funcionamiento de las funciones bucales y su pro-
teccion, pero se cree que hay muchos factores internos y
externos (ambientales y sociales) que pueden modificarlo.
El estudio se basa en la secuenciacion de miles de muestras
de saliva proporcionadas por ciudadanos voluntarios y en el
analisis de los cuestionarios sobre habitos de vida y salud
asociados a la recogida de muestras. Los resultados per-
miten poner de manifiesto qué factores y/o enfermedades

pueden afectar a la composicion del microbioma y hasta
qué punto.

Los resultados preliminares del estudio por lo que
respecta a los afectados de FQ ponen de manifiesto una
mayor cantidad de bacterias del género Rothia, incluyendo
especies como Rothia mucilaginosa, una especie opor-
tunista que se encuentra a menudo en pulmones de per-
sonas con fibrosis quistica, y una menor diversidad bacteri-
ana en general. Se estan ahora estudiando mas a fondo
diferencias entre edades, entre miembros de la misma fami-
lia y relaciones con habitos de vida.

Los resultados concretos de cada participante, mas un
resumen detallado de los resultados preliminares del con-
junto de las muestras, se han enviado a todos los que han
colaborado en esta fase. Como novedad de esta fase,
algunos de los resultados obtenidos se han utilizado tam-
bién para disefiar un juego de cartas sobre el microbioma,
disponible para descargar en la web. Este es el enlace para
poder descargar el juego:

https://www.sacalalengua.org/el-juego/

El Dr. Antonio Roman Broto nuevo director
asistencial del Hospital Vall d’Hebron

El Dr. Antonio Roman Broto, bien
conocido de los afectados de Fibrosis
Quistica por su extraordinaria partici-
pacion en el programa de trasplante pul-
monar, ha sido nombrado recientemente
nuevo director asistencial del Hospital
Valle Hebron. EI Dr. Roman es neumodlogo
especializado en enfermedades pul-
monares en fases avanzadas y en
trasplante  pulmonar. También en

patologia vascular pulmonar y en enfer-
medades quisticas. Hasta el momento de
su nuevo nombramiento habia sido el
coordinador médico del Programa de
Trasplante Pulmonar de Adultos.

Desde estas paginas queremos
agradecer al Dr. Roman todo el trabajo
desarrollado en el programa de trasplante
pulmonar y desearle los mayores éxitos en
su nueva dedicacion.
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Entrevista amb la investigadora Nuria Blanco, de I’'IBEC

“Amb el dispositiu creat s’evitaran les recurrencies i

I’adquisicié de noves resistencies als antibiotics”

Veéncer.- Hem sentit a parlar bastant del
biofilm, especialment a vosaltres els inves-
tigadors de I'BEC. Qué és exactament i
quins patogens el fabriquen?

Naria Blanco.- Hi ha molts bacteris i
fongs, com per exemple els del genere
Pseudomonas, Staphyloccocus o Can-
dida, que tenen la capacitat d'adherir-se
a una superficie i formar comunitats mul-

Aixd provoca que, quan una infeccio bac-
teriana creix en forma de biofilm, aquesta
es torni cronica i dificil d'eliminar.

Véncer.- Els afectats de FQ pateixen
molt dinfeccions repetitives. Qué té a
veure el biofilm en aquestes infeccions?

N. B.- El moc espés que es produeix en
els afectats de FQ és un medi ideal per a
que els bacteris com la Pseudomonas

ticel-lulars que s'anomenen biofilms o
biopel-licules. Aquestes superficies que
els bacteris colonitzen poden ser teixits
del cos huma (pulmons, dents, ferides,
etc.) o tambeé dispositius medics (cateters,
protesis, etc.). Els biofilms estan doncs for-
mats pels bacteris i per una matriu extra-
cel-lular de diferents components que ells
mateixos produeixen i segreguen i que
els protegeix de ['atac dels antibiotics i del
sistema immune de I'hoste.

Veéncer.- Quina diferencia hi ha entre
una infeccié per biofilm i una infeccio
bacteriana normal?

N. B.- Una infecci6 produida per bacteris
que estan creixent en forma de biofilm és
molt més dificil d'erradicar, ja que amb
aquesta barrera protectora que han pro-
duit, els bacteris son més resistents a qual-
sevol tractament. De fet, si comparem la
concentracié d'antibiotic necessaria per
tractar una infeccid bacteriana normal
amb la necessaria en una infeccio bacteria-
na creixent en biofilm, aquesta pot arribar
a ser 1000 cops superior en el segon cas.

aeruginosa colonitzin la superficie del
teixit pulmonar i formin biofilms. Com
que aquests bacteris formant biofilms
es tornen molt resistents als antibio-
tics, és molt dificil eliminarlos comple-
tament. A més, els metodes existents
per determinar el millor antibiotic i
concentracid no tenen en compte la
formacié de biofilm. Per tant es fa
mes dificil I'eleccié de tractament.

Veéncer.- En qué consisteix aquest
dispositiu que heu creat per la detec-
Ci6 de biofilms?

N. B.- Lequip del Dr. Torrents (Grup
Infeccions bacterianes i terapies antimi-
crobianes), juntament amb el grup de
Nanobioenginyeria, tots dos de IBEC,
hem creat un dispositiu de diagnostic de
biofilms, el BiofilmChip. El que fa a-
quest dispositiu és reproduir el mateix
biofilm que s’ha format a dins el cos per
a poder determinar i ajustar el millor trac-
tament especific per a cada pacient. Es
una plataforma de microfluidica miniatu-
ritzada que té un sistema de sensors per
tal de ser usat en un laboratori de micro-
biologia hospitalaria o en un laboratori
de recerca basica.

Veéncer.- Amb aquest dispositiu es podra
detectar abans la infeccid repetitiva?
Estem en cami de poder evitar la cronici-
tat dels malalts de FQ reinfectats sis-
tematicament?

N. B.- El que permetra aquest dispositiu
és facilitar al metge I'elecci6 del millor
tipus de tractament i poder aixi ajustar la
dosi i l'antibidtic adequat per a cada
pacient. Aquesta nova tecnologia permet
avaluar el creixement simultani de biofilm

de diferents espécies bacterianes, donant
meés informacio a l'especialista per millo-
rar i redefinir el tractament final, reduint
aixi les recurréncies i I'adquisicié de noves
resisténcies als antibiotics.

Veéncer.- En quin punt esta I'aplicacio
practica d’aquest nou dispositiu? Quan
se’n podran beneficiar concretament els
afectats de FQ?

N. B.- Ara mateix estem a punt de
comencar la validacio clinica amb esputs
d'afectats de FQ i comprovar que efecti-
vament, amb el dispositiu es millora I'elec-
cio del tractament. Esperem que d'aqui a
poc temps el dispositiu BiofilmChip
suposi un gran aveng en les unitats de
microbiologia dels hospitals.

Veéncer.- Ens podries avancar algunes de
les noves linies de recerca que esteu pen-
dents de portar a terme a IIBEC pels
propers anys?

N. B.- Actualment estem treballant amb
noves formulacions i mecanismes per tal
que el transport dels antimicrobians fins
al lloc a on actuen per combatre el bio-
film sigui el més efectiu possible. Estem
usant nanoparticules (capsules de mida
nanometrica) que transporten els anti-
bidtics a dins i les estem modificant per-
queé tinguin la capacitat de penetrar dins
del biofilm. Un cop passada aquesta bar-
rera, les nanoparticules alliberaran els an-
timicrobians que podran atacar molt mi-
llor els bacteris que formen aquest bio-
film. Per altra banda,

també estem comen- Usem
cant a treballar amb -
bacteridfags (virus que nanoparticules

ataquen sols a bac-
teris i que son inofen-
sius pels humans).
Aquests virus poden
ser utilitzats en combi-
nacié amb antibiotics
que ja es fan servir
habitualment, per tal
que aquests siguin
mes efectius contra
els biofilms.

per transportar
els antibiotics
dins el biofilm
per aconseguir
Ia maxima
efectivitat en el
tractament
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Entrevista amb la Dra Neus Sabaté, investigadora d’un nou test de la suor

“Esperem que el dispositiu que desenvolupem ajudi a
detectar malalts de FQ que han passat desapercebuts”

Véncer.- Dra Sabaté, en qué consisteix el dis-
positiu diagnostic de test de suor que esta
desenvolupant en l'actualitat gracies a la beca
de [I'European Research Council daquest
20197

Neus Sabaté.- El que estem desenvolupant
€s un dispositiu de cribatge que és un pegat
intel.ligent d'un sol Us que s'adherira a la pell
del pacient i en el transcurs de 15-30 minuts
ens informara de si la seva suor indica la pos-
sibilitat de patir fibrosi quistica. En els casos
positius, s‘enviara la persona a una de les uni-
tats especialitzades en fibrosi quistica que
tenim a Catalunya i es realitzara la prova diag-
nostica confirmatoria  estandard, que
requereix d'un equip mes sofisticat que
mesura la quantitat dions de clor presents a la
Suot.

Véncer.- Es mantindra el protocol actual del
test tradicional?

N. S.- Si. Sortosament, a Catalunya es realitza
una prova de cribatge neonatal que permet
identificar practicament tots els casos de
fibrosi durant les primeres setmanes de vida
dels nadons. Tot i aixi, de vegades hi ha
pacients que presenten versions meés lleus de
la malaltia que poden passar indetectades. Al
llarg de la seva vida, aquests pacients poden
tenir episodis recurrents de bronquitis, asma,
etc... fins que en algun moment acaben diag-
nosticats de fibrosi quistica. En aquest sentit,
el fet de tenir una eina diagnostica molt asse-
quible pel baix cost permet el despistatge de
la malaltia en aquells pacients amb simp-
tomes compatibles nascuts abans de I'establi-
ment del cri-
batge neonatal
(a Catalunya
setembre  del
1999). La nostra
intencid és que
el nostre pegat
es pugui dis-
tribuir a tots els
consultoris  de
pneumologia
dels  diferents
hospitals cata-
lans per tal que
els indicis de

Es tracta d'un
recurs del test
de suor molt

comoda
utilitzacio que
podria estar al
mercat I'any
2025

fibrosi quistica en aquests casos es pugui
identificar o descartar de manera molt mes ra-
pida sense haver d’esperar a la prova diag-
nostica especialitzada. També esperem que
limpacte del test sigui important en aquells
paisos on no es realitza la prova de cribatge
neo-natal (la prova del tald), ja que la nostra
intencio és que el nostre test de cribatge sigui
economic i molt facil d'usar per a qualsevol
membre del personal medic.

Veéncer.- Com actua aquest dispositiu,
quin és el procediment, en qué canvia
respecte al tradicional?

N. S.- El dispositiu tindra l'aspecte de
pegat, amb una zona central de paper
que sera la que absorvira la suor. Un cop
el paper estigui totalment mullat, el
pegat realitzara una mesura molt simple
de conductivitat. Si la conductivitat de la
suor supera un cert valor llindar, al pegat
sencendra una pantalleta on es llegira
“positiu”. Aquest resultat caldra confir-
mar-lo en una unitat de fibroqui quistica
mitjancant la prova de diagnostic tradi-
cional. Lavantatge del nostre dispositiu €s
que al ser molt senzill i assequible, podra ser
emprat als consultoris medics de tot el terri-
tori.

Véncer.- Quines perspectives es preveuen
de cara al futur?

N. S.- Actualment estem dissenyant el pegat
en col.laboracié amb la Dra. Maria Cols, de
I'Hospital Sant Joan de Déu i esperem poder
dur a terme mesures en pacients voluntaris a
finals de I'any vinent. Més enlla d'aquest esce-
nari temporal ens agradaria molt transferir el
dispositiu al mercat per tal que pugui ser una
realitat al 2025.

Veéncer.- Quins avantatges son previsibles?

N. S.- L'avantatge que ofereix aquest nou sis-
tema respecte la prova d'or (clorodimetria per
Macroduct(R)) o altres sistemes d'estudi de
conductivitat de la suor que hi ha al mercat,
€s que no requereix de cap inversié economi-
ca en aparatatge per part del centre que la
vol realitzar i es podra comprar per unitats
concretes a un cost realment molt baix, el
que permet difondre aquesta eina a centres

/paisos/entorns on d'altre forma no la tin-
drien. Cal entendre, que en cas que una
prova sigui indicativa de FQ, en el nostre
medi en un segon moment estara indicat
derivar al pacient a una UFQ experta en el
diagnostic de la malalta, per tal de confirmar-
la mitjancant la prova d’or tradicional.

Véncer.- Pot tenir repercussio aquest nou dis-

o

positiu diagnostic pel que fa als falsos
negatius?

N. S.- Si. La disponibilitat del nostre pegat fara
possible que pacients no diagnosticats pero
amb simptomes sospitosos puguin sotmetres
a la nostra prova de cribatge de manera molt
senzilla a qualsevol hospital.

Véncer.- De quina fiabilitat estem parlant.
Seliminaran els resultats dubtosos?

N. S.- B&, les proves realitzades fins ara ens
permeten ser optimistes respecte de la fiabilitat
pero pel que fa als resultats dubtosos aixo jus-
tament encara no ho podem respondre amb
tot el rigor perquée encara no sha pogut ava-
luar la fiabilitat dels resultats en pacients i cal-
dra esperar per tant a aquesta fase. De tota
manera estem esperancats al respecte.
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Entrevista amb la Dra. Montserrat Bosque

“Ja dominem la tecnica dels organoides i ara només

falta que s’autoritzin els nous medicaments”

Veéncer.- N'hem sentit parlar molt dels
organoides. Pero, qué son?

Dra. Montserrat Bosque.- Son organs
en petit que tenen una funcidé dorga,
perd estructura no. Son supermi-
croscopics: com una goteta de saliva.
D’on s‘obtenen? Hi ha hagut una evolu-
ci6. Van comencar fentlos de cél-lules
mare de moll d’os dirigintles cap a la fun-

ci6 que volien treballar. Posteriorment es
va aprendre a fer organoides a partir de
cél-lules de teixit. Els que es fan servir per
treballar sobre la FQ es fan amb biopsia
rectal, un mecanisme gens doloros, poc
invasiu, etc. A cada malalt se li fa el seu
propi organoide i a partir daqui es pot
veure amb certa facilitat com funciona la
seva disfuncio.

Véncer.- Bé, i com funciona? Per qué
serveixen?

M.B.- Hem quedat que es fa un
organoide per a cada pacient, pero
també es podria fer un organoide per
cada mutacié i aleshores la recerca que es
fa serviria per a tots aquells malalts que
tenen aquesta mutacio. S'enten? De
manera que es pot tenir un organoide
diferent per a cada una de les mutacions
que tenen els teus pacients. | tot aixd per
que?. Doncs per testar, sobretot, aquests
medicaments nous. Per donar llum verda
als nous medicaments es fan els assajos
clinics preceptius, amb les seves diferents
i llargues fases i al final es determina que

aquell medicament va bé per aquelles
mutacions concretes. Funciona, que vol
dir que millora la malaltia i, sobretot, que
no té contraindicacions. Una vegada el
medicament és Util, I'Administracié el
concedeix als malalts que estan dintre del
barem d'aquest medicament. Aquells
malalts que no reuneixen aquestes condi-
cions concretes, no el reben. Entre altres
coses perque, potser si que els aniria
bé, perd com que no tenen les muta-
cions especifiques per aquell medica-
ment, no sels pot prescriure.
Recordem que es tracta, en general,
de medicaments molt cars, que un
malalt no es pot comprar de manera
individual. | aixd provoca que molts
malalts que podrien rebre aquest
medicament encara que tinguin una
mutacié que no entra dins el barem
d'aquest medicament, i els podria
anar forca bé, no el poden prendre i
empitjoren. Aqui entra el magnific
paper dels organoides, que en FQ
van ser treballats en primera instancia
a Holanda. Per evitar justament que hi
haguessin malalts que es quedessin
sense tractament, es va iniciar aquest tre-
ball amb organoides de cada pacient, de
manera que si es comprova que els far-
macs funcionen en el seu organoide par-
ticular, voldra dir que se’l pot incorporar
al grup de pacients als quals el medica-
ment prescrit resulta eficac, perque el seu
particular organoide reacciona favorable-
ment i sha pogut constatar.

Veéncer.- | com arriba aquesta técnica
aqui?

M.B.- Bé. nosaltres ja teniem conei-
xement d'aquesta técnica dels holandes-
os i del que aixd pot suposar per a molts
malalts especialment en FQ on hi ha
tantes i tan diverses mutacions. Pensa-
vem, pero, que era tan complicada que
no la podriem fer aqui. En una de les
reunions periodiques del Parc Tauli on
fem repas de les linies de recerca que
emprenen els equips dinvestigadors de
I'hospital, ens vam assebentar que el Dr
Calvet iniciava una recerca amb orga-

noides per estudiar casos relacionats amb
el sistema digestiu. Naturalment, de se-
guida ens vam apuntar a provar-ho. La
técnica és molt semblant a la del Dr
Calvet sobre el sistema digestiu, homes
que en el nostre cas s’ha d'aconseguir fer-
los a través de biopsia rectal.

Véncer.- Diu vosté que la tecnica és sen-
zilla...

M.B.- Bé¢, relativament senzill el mecanis-
me de la biopsia rectal pero fer els cultius
i observar la reaccié dels organoides és
molt car. D’entrada perqué cal un micros-
copi especial que val 200.000 euros.
Tenim la sort que a 'Autdbnoma el tenen i
a Sant Joan de Déu també. Nosaltres,
que podiem disposar d’'uns pocs recursos
per fer la recerca sobre organoides, ens
vam plantejar no comprar el microscopi
sind arribar a un acord amb I'Autdbnoma i
llogaro: a 60 euros I'hora. Aixi, periddica-
ment, portarem els organoides a
I'Autdbnoma per fer la feina d'observacio.
Si l'organoide s'infla voldra dir que el trac-
tament funciona. | si el tractament fun-
ciona segur, el pacient pot ser inclos
directament en el grup d‘afectats benefi-
ciaris.

Veéncer.-- | ara en quina fase estem?

M.B.- Home, ens hem d'esperar a l'au-
toritzacid dels medicaments per poder
aplicar directament I'experimentacio dels
organoides. La fase cientifica ja la
dominem i ara només cal esperar a l'au-
toritzacid del Ministeri
dels nous farmacs i
tenir els recursos ne-
cessaris per fer orga-
noides individuals dels
pacients o organoides
de les mutacions mes
corrents. Cal tenir en
compte que aixd ho
iniciem al Tauli, perd
que l'experiéncia , un
CoOp en marxa, és

ampliable a tots els puguin
centres de referencia -
de la FO. aconsegqguir-los

Amb els
organoides
garantim que
pacients que no
tindrien dret a
Ia prescripcio de
nous farmacs,
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Manifestacion en Madrid para exigir los nuevos medicamentos
“No podemos esperar mas”, el grito unanime
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Algunas decenas de manifestantes,
entre afectados de FQ, amigos y fami-
liares, se concentraron el pasado 21 de
septiembre frente al Ministerio de
Sanidad en Madrid para reclamar la
financiacion de los medicamentos
Orkambi y Symkevi elaborados per
Vertex y necesarios para la mejora de
algunos pacientes de fibrosis quistica
con algunas mutaciones comunes. En
el territorio nacional los pacientes de
FQ todavia no han podido acceder a
estos farmacos porque el Ministerio y el
laboratorio Vertex Pharmaceuticals no
han alcanzado un acuerdo sobre la
financiacion regular. Los concentrados
pidieron a los representantes del
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Ministerio que se concrete un acuerdo
con la farmaceutica para hacer posible
que el suministro a los enfermos circule
por los cauces hospitalarios habituales.
Mediante silbatos, altavoces, cornetas y
pancartas, los asistentes estuvieron un
buen rato gritando consignas a favor
de su «derecho a la salud» y contra la
negligencia por la tardanza en los
acuerdos. Entre las frases mas repeti-
das, se oyeron las siguientes: «No
podemos esperar mas», «No tenemos
tiempo, necesitamos los medicamen-
tos» y «Mientras vosotros negociais,
nuestra salud se deterioran.

La protesta, convocada por la
Federacibn Espafola de Fibrosis
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Quistica, ha sido el ultimo recurso al
que se han visto obligadas las familias
de los pacientes para lograr que sus
reclamaciones se escuchen. En este
sentido, la reivindicacion ha sido global
y por eso han estado presentes afecta-
dos de 15 comunidades autbnomas.

Una hora antes de esta concen-
tracion frente al Ministerio, buena parte
de los manifestantes habian hecho acto
de presencia también frente a la sede
de los laboratorios Vertex para alentar-
los a conseguir una propuesta que el
Ministerio pudiera aceptar en la siguien-
te reunion entre laboratorio y Adminis-
tracion prevista para el 30 de septiem-
bre.
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Colenderio  fome:

El Calendari solidari per ’any 2020
“Respira”, a punt de sortir de la impremta

Gracies a la iniciativa de la fotografa
Mireia Hernandez i a la col-laboracio de la
dissenyadora Maeva, esta a punt que vegi
la llum el Calendari Solidari Respira, dedicat,
en aquesta ocasié a la Fibrosi Quistica. Es
tracta d'un calendari de l'any 2020 amb
fotografies del dia dia dels nostres Fiquis.

La idea, que es va rebre al voltant dels
Reis d'aquest any, ens va semblar magnifica
i de seguida varem demanar la col-labo-
racio del grup de mamis de la FQ i de qual-
sevol que volgués contribuir a I'éxit de la ini-

ciativa. Ara ja és una realitat, sha culminat
amb I'éxit previst quan es va tenir la idea i
molt aviat el tindrem a disposicid de tothom
que I'hagi demanat, en les properes set-
manes. Aixi que ara, el que correspon €s
donar les gracies a tots els que han fet real-
itat el projecte. Per suposat a la Mireia
Hernandez, a la Maeva, a tots els petits i
grans que heu col-laborat en les sessions de
fotos, al grup de mamis i a la Junta de
I'ACFQ. Gracies a tots per la vostra ajuda i
suport. /R.

IV Concert Benefic contra la

L’ACFQ, present un any mes a
la Mostra d’Entitats de Gava

Els nostres companys
de Gava van participar
com cada any, amb un
estand propi de la FQ, a la
Fira d’Entitats de Gava que
aquest any es va fer el dis-
sabte 5 d'octubre, al costat
d'una quarantena dasso-
ciacions locals de caire
divers. La Mostra es va
instal-lar al parc de la Torre
Luc i la rambla de Maria
Casas. La jornada ens va
permetra fer visible Ia nos-
tra activitat, donar a
coneixer la malaltia i

estrenyer llacos de col-labo-
racié amb la resta d’entitats

de la ciutat.

Un any meés, es va
poder visitar I'Espai Gava
Mon. A la rambla de Maria
Casas hi havia les carpes de
les entitats de cooperacio
on es van fer accions de
sensibilitzacio i difusio.

La ciutat compta amb
meés de 200 entitats que,
com la nostra delegacio,
treballen en diferents
ambits com la cultura, l'es-
port, l'accié social, l'edu-
cacio, les relacions veinals,
el comerg, la cooperacié
internacional i el medi
ambient. /R.

FQ al Col:legi Sant Ignasi

El dimecres 23 doc-
tubre va tenir lloc el IV
Concert Benéfic contra la
FQ al Col-legi Sant Ignasi.
La Familia Gari-Cano, pro-
fessors de l'escola, la filla
petita dels quals és afecta-
da per FQ, organitza cada
dos anys aquesta trobada
solidaria que impulsen un
grup d'exalumnes que van
fer un treball de recerca
sobre la FQ, i que, a més,
sén molt bons musics. A
I'entreacte van intervenir la
Dra. Silvia Gartner i el Sr.
Celestino Raya amb una
paraules per informar dels
avencos en els tractaments
i la dedicacid a la qué

anava destinada la recap-
taci® econdmica del con-
cert. També en la mateixa
pausa es van passar imat-
ges de la vida quotidiana
amb FQ, s'explica en qué
consisteix la malaltia, i es va
mostrar una mirada opti-
mista i esperancadora,
alhora que es va demanar
una contribucid per a
financar la investigacié bio-
meédica i ajudar a millorar
els serveis de les Unitats de
FQ dels tres hospitals cata-
lans de referéncia. VVan assis-
tir unes 400 persones i es
van recaptar uns 2400 €,
entregats integrament a
IACFQ. /Xavier Gari.




SABADELL CORRE PELS NENS

Cursa solidaria organizada por
Sabadell Corre pels nens y
Bailale a la vida, con la
colaboracién del hospital de
Sabadell

“Donem aire, donem vida als pacients amb Fibrosi
Quistica”, asi fue el lema de la cursa pels nens del pasado
domingo 5 de mayo, dénde mas de 5200 personas se
reunieron en el Parc Tauli.

Esta carrera popular tiene un recorrido de 4,2 km con
salida y llegada en los jardines del hospital, donde también
tuvieron lugar varias actividades a lo largo de la mafana:
talleres infantiles, actuaciones musicales, exhibiciones de
baile, fiesta de la espuma, payasos, bar Solidari... a cargo de
la “Asociacion Bailale a la Vida”". La presidenta Maite Fruitos
afirma que la intencidon fue “convertir el parc Tauli en ale-
gria”.

En esta IV edicion, los fondos recaudados han sido des-
tinados para la investigacion de la fibrosis quistica a traves
del proyecto organoides (un laboratorio de mini 6rganos).
La Dra Montserrat Bosque, directora de I'area de recerca de
malalties minoritaries del Tauli explica que "farem un mini

organ per cada mutacio greu que no esta inclosa als assajos  manera de seguir evolucionando en la investigacion de una
clinics i quan vagin sortint els nous tractaments, els testarem  anfermedad aun sin cura.

amb aquests. Si tenen eficacia amb els mini organs, segur Gracias a todos los que pudieron unirse a esta gran fies-

que tenen eficacia amb els pacients. o ~ tasolidaria, sin olvidar los voluntarios que hicieron un gran
Agradecemos la gran iniciativa, la dedicacion y el opti- trabajo.

mismo del organizador Toni Valverde, exatleta de la Fue un dia lleno de emocion donde pequefios y

Joventut Atlética Sabadell, para concienciar a la gente, dar  grandes mostraron su solidaridad con los nifios que o nece-
a conocer la FQ y conseguir hacer crecer esta cursa, Una  jtan /E.Delangle

ENCARA NO TENS LA SAMARRETA SOLIDARIA?

Ja disposem de la samarreta solidaia a la nostra seu de
I’Assodiacié, i la tenim en tres talles diferents:
M, LiXL
Es pot aconseguir en horari d’atendo al pliblic per una donadié de
10 euros

Si voleu ajudar a fer visible la Fibrosi Quistica us animem a acon-
seguir la samarreta. El benefid de les samarretes solidaries es desti-

nara a millorar les unitats de Fibrosi Quistica dels tres hospitals de
referénda a Catalunya (Hospital Vall d'Hebron, Hospital Sant Joan de
Déu i Hospital de Sabadell. Parc Tauli) i a donar el maxim suport a la

recerca médico-dentifica.

Us animem a que feu difusio entre els vostres familiars, amics i
coneguts,
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Alumnes, pares i mestres de escola Samuntada de Sabadell,
activistes en la lluita contra la FQ

Som els alumnes de sisé de I'Escola Samuntada de
Sabadell. El passat 26 d'abril de 2019 ens va visitar la doc-
tora Montserrat Bosque per parlar-nos de la malaltia de la

el dibuix de la Torre de I'Aigua, per tal de vendre’ls el dia de
la cursa. Hi van participat totes les nenes, nens i mestres de
I'escola, des de P3 fins a 6é.

Fibrosi Quistica, que és el tema del projecte que estem fent
des del segon trimestre del curs.

Va ser una trobada molt interessant i instructiva: la doc-
tora ens va explicar moltes coses referents a la malaltia i ens
va aclarir molts dubtes que ens haviem plantejat en iniciar
el projecte. Des d'aqui li donem les gracies per la seva
col-laboracio.

Draltra banda, el 5 de maig vam participar en la cursa
solidaria “Sabadell corre pels nens” (veure pagina anterior) i
vam preparar diverses activitats per aquell dia: Estern molt contents de poder-hi participar. /Alumnes

# Decoraci6 de ventalls amb el lema “Donem aire, de 6é de I'Escola Samuntada de Sabadell
donem vida” i creacié de postals amb | cmmen —

# Un video de promoci6 per a la venda dels ventalls i
per animar la gent a participar a la cursa i venir aquell dia.

# Molts mestres, alumnes i families de I'escola van cor-
rer els 4,2 quildmetres de la cursa i van participar activa-
ment en les activitats.

Els diners recollits van servir per col-laborar en la inves-
tigacio d'aquesta malaltia minoritaria.

Aquestes iniciatives ens enriqueixen com a persones i
ajuden a fer una societat més solidaria.

o

o

P A les fotos de dalt, la

# Dra Bosque

§ explicant als alumnes
qué és la malaltia de
la FQ, A sota, el
taller de ventalls i
una mostra de l'art
d’aquests artistes
menuts. La ACFQ, els
dona les gracies per
Ia seva tasca.

wvint-i-tres
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El proper diumenge 15 de desem-
bre tindra lloc la 28a edicid6 de la
Maraté,el programa solidari de TV3 i
Catalunya Radio que estara dedicada
enguany a les patologies poc fre-
quents, que afecten mig milid de per-
sones a Catalunya.

Les malalties minoritaries son un
grup molt ampli i divers de patologies
entre 6.000 i 8.000, majoritariament
genétiques, que tenen com a denomi-
nador comu una baixa incidencia:
cadascuna afecta, com a maxim, a 5 de
cada 10.000 persones. Entre un 6% i
un 8% de la poblacié té una malaltia
minoritaria: a Europa hi ha 30 milions
de persones afectades, 3 milions a
Espanya i prop de mig mili6 a
Catalunya. Si bé el nombre de pacients
de cada malaltia és baix, en conjunt
suposen un grup molt nombroés. Son,
per tant, una gran minoria.

Moltes d'aquestes malalties son
patologies greus, croniques i discapaci-

tants que molt sovint no estan diagnos-
ticades per la complexitat i el desco-
neixement de la seva existencia. El 50%
d'aquestes malalties es manifesten en el
naixement i tenen un mal pronodstic: un
35% dels pacients no supera el primer
any de vida i un 22% no arriba als 15
anys. Un cop diagnosticats, el 40% dels
pacients no disposa de tractament o, si
en té, no és I'adequat. Aquestes dificul-
tats deriven en un impacte sanitari,
social i econdmic molt elevat: una de
cada cinc persones té dolor cronic, una
de cada tres perd autonomia i una de
cada dues presenta discapacitat moto-
ra, sensorial o intel-lectual.

Segons els experts, disposar de
proves per fer el diagnostic i de tracta-
ments eficients i segurs son dos dels
objectius més urgents de la recerca en
malalties minoritaries, que els recursos

Diumenge 15 de desembre de 2019
La Marato de Tv3 i Catalunya Radio es dedicara a recaptar
recursos per la recerca de les malalties minoritaries

recaptats per La Maratd 2019 con-
tribuiran a impulsar. A més, el progra-
ma i la campanya de sensibilitzacio
prévies permetran visibilitzar un grup
molt nombroés de patologies, de baixa
incidencia i de gran complexitat clinica.

La Fibrosi Quistica, tot i la seva
prevalenca, també forma part d’aquest
conjunt de malalties minoritaries i és en
aquest sentit que ens hi sentim impli-
cats en aquesta iniciativa de la televisio
i la radio publiques de Catalunya i per
aixo li'n donarem tot el suport.

Es la segona vegada que La
Maraté de TV3 i Catalunya Radio dedi-
ca el seu esforg divulgatiu i impulsor de
la recerca a les malalties minoritaries.

La tematica de La Maratd 2019 ha
estat aprovada pel Patronat de la
Fundacié a proposta de la Comissio
Assessora Cientifica a partir de les
sol-licituds rebudes en ['Ultima convo-
catoria de propostes de malalties, cele-
brada al 2017.

Festival de la solidaritat als
Salesians de Terrassa

Meravellosa i magica tarda la del 9 de febrer al teatre dels
Salesians de Terrassa. Lolor a crispetes acabades de fer
envaien cada raco de la sala i el so dels tambors del grup
Batukada replicaven pujant les pulsacions de tots els assistents
per donar pas a l'espectacle en el qual els nens i no tan nens

varem gaudir de valent.

Divershow fiesta va ésser I'encarregat
de dur a terme, sens dubte, un dels millors
espectacles infantils amb els seus protago-
nistes, Hulk, Spiderman, Transformers,
Vampirina i Ladybug juntament amb els 5
ponies mes bailongos que van arrencar dels
seients als mes menuts per, saltar, cantar i
ballar. Per acabar la tarda, es va donar pas a
I'espectacle de magia de cinc joves mags que
van deixar bocabadats a tots i van deixar
volar la nostra imaginacié i ens van trans-
portar a un mon increible, on les coses impos-
sibles es converteixen en realitat.

Volem agrair enormement als avis de la Lidia (afec-
ta de FQ) per donar suport a la parada de
Merchandaising de les supermamis FQ i a tota la gent
que es va desplacar des de Barcelona i Rodalies per
gaudir de I'espectacle.

Gracies a Egara Cops Walkers per pensar en no-
saltres juntament amb I'Associacié Phelan Mcdermid,
per la recaudacid daquest acte, on es van acon-
s seguir mes de 1500€ a repartir entre les dues enti-

. Els estarem eternament agraits.
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Com és habitual, la
Granja Aventura Park va
obrir les seves portes per
rebre a petits i grans, pero a
diferéncia daltres dies, el
passat 23 de marg, part de
la col-lecta obtinguda esta-
va destinada, gracies a
'Ong Egara Cops Walkers,
a la recapta de fons per les
causes de les Associacions
de Phelan Mcdermid
Catalunya i la nostra.

Granja Aventura Park,
es troba situada en plena
natura, en un lloc de molt
facil accés del municipi de
Viladecavalls. Alla varem
poder divertirnos i apren-
dre coses dels animals més
representatius d'una granja
en un entorn 100% natu-

& i o

Jornada de |
Granja Aventura Park

L ~

suport a la
ral: qué els hi agrada, com
viuen i algunes de les
curiositats meés divertides.
També vam poder gaudir
de dos circuits de diferents
dificultats, per potenciar
lautoconfianca i el pensa-
ment logic dels més petits,
controlats per uns monitors
realment espectaculars amb
el tracte al public que hi va
participar.

Alla es va posar una
taula informativa, on estava
la familia Castillo, juntament
amb representants de I'As-
sociacié Phelan Mcdermid
Catalunya donant informa-
Ci6 als qui van interessarsse i
van voler col-laborar amb
les nostres causes respec-
tives.

Per segon any consecu-
tiu, el passat 14 de desem-
bre l'escola de ball Vip Dan-
ce Studio va voler col-labo-
rar amb la nostra associacio.
De nou, gracies al Enrique
Cabrera i al Manel Jiménez,
Jjuntament amb la col-labo-
raci6 de Ruth M. Navarro,
van oferirnos l'oportunitat
de fer difusio a través de la
seva escola de ball i de fer
recaptacié de fons per la
nostra causa.

Aquest festival de balls
dinfants i joves de l'escola
fins a 14 anys, va tenir lloc al
centre civic Avelli Estranger
de Terrassa, que va cedir les
instal-lacions per tal de
poder portar a terme les-
pectacle.

Mes de 100 alumnes

Festival solidari de ball
amb la Vip Dance Studio

van mostrar els balls amb
que van estar treballant du-
rant moltes setmanes i van
oferir-nos un cop d‘aire fresc
directes als nostres pul-
mons. Entre les ballarines hi
havia la Lidia, una nena
afecta de FQ que no va
dubtar a pujar a escena a
donar-ho tot no nomeés en
el ball, si no amb el seu dis-
curs micro en ma, per
explicar qué és la malaltia i
com és el seu dia a dia.

Des d'aqui volem agrair
també Ilajut de la Sandra
que va estar organitzant
I'entrada del public, i de la
Monica que es va transfor-
mar en un auténtic pare
Noel, que va portar detalls
per tots els ballarins que van
pujar a escena aquest dia.

Il Marato solidaria al barri de
les Arenes de Terrassa

La segona maratd dactivitats solidaries al barri de les

I'esplai Arenas, l'ampa i l'escola Joan XXl DanceStreet-
&FesGym, Elias Torres Catena, Eli e Isa Zumba, Som Maurina,
Rosi Ugal, Uni6 Terapéutica i Mireia que van anar omplint de
contingut tot 'acte./R. Morejon

Arenes de Terrassa que es va fer el 19 de Maig va ésser tot un
exitl Un centenar de persones van acompanyar-nos en aques-
ta jornada on es van recaptar més de 2200 euros que anaven
destinats a la Associacion Sindrome Phelan Mcdermid i a la
nostra associacio que conjuntament vam col-laborar amb la
plataforma TODOS SOMOS SERGIO, per ajudar a un noi de
18 anys en la recaptacié dels diners necessaris per adquirir
una cadira de rodes electrica. Van col-laborar I'A WV del barri,

== : r:‘.-'- e
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Exit ttal a Terrassa de la Qaa i lidél;ia d Monolegs

amb una recaptacié de més de 7.000 euros

El passat 14 de febrer, va
ésser tot un eéxit aconseguir
omplir l'auditori del Centre
Cultural de Terrassa, amb un
aforament de 733 buta-
ques. Aixd va fer possible
que la recaudaci6 fos de
meés de 7000 euros per la
lluita contra el Sindrome de
. Phelan Mcdermid i per la
\ Fibrosi Quistica.

"Egara Cops Walkers, va acon-
promoure la Quarta Nit

seqguir
Solidaria de Mondlegs com a principal
organitzador, aconseguint el patrocini
de Mercedes-Benz Stern Motors que va

costejar el pagament del teatre i tres sopars al restaurant El
Disset que es van sortejar.

Aquesta ONG representada per Toni Villar, organitza
diversos events per recaptar fons per diferents causes assu-
mint tota responsabilitat d'organitzacio, per tal que els pares i
mares que constantment fan coses per recaptar fons per les
seves causes i per a la investigacio, descansin una mica.

Abans de comencar a riure es van emetre dos videos en

els quals dues nenes afectades van mostrar el significat de
viure amb aquestes patologies,
awui dia incurables.
Toni Moog no va poder
actuar finalment, pero si ho
van fer, sense cobrar absoluta-
ment res, Carlos Pozo, Toni
Garcia, Alberto Demomento,
Isaac Jurado, Jordi LP el se-
nyor Barragan i Elias Torres,
sense oblidar-nos del presen-
tador, Toni Cano, que va viat-
jar des de Madrid especial-
ment per presentar la Gala./
R.M.

FES-TE DONANT D’ORGANS

Hi ha moltes persones que necessiten d’un transplantament per continuar vivint
o millorar la seva qualitat de vida. La donaci6é és un dels actes més altruistes que es poden fer.
Regala una vida.
Fes-te donant d’organs i anima les persones del teu entorn que també ho facin.
Com més donants hi hagi, més vides es podran salvar.

ajuda’ns!
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Las bolsas no tienen precio y no se venden.
Se envian a cambio de una aportacién a la ACFQ

BolsasFQ, o como unir sencillez, disefio,
solidaridad y entusiasmo

La idea de BolsasFQ W
nace de la energia, del g
amor y de la creatividad de
una familia dispuesta a con-
seguir los maximos recur-
sos para vencer a la FQ que
padece el hijo de Anna
Pérez, la inventora de este
proyecto. Es un proyecto
como tantos otros, lleno de
tesbn y esperanza, solo
que en esta ocasion ha
traspasado los limites con-
cretos de la solidaridad

anénima para escalar las Las auténticas protagonistas de BolsasFQ

paginas de los periddicos a raiz de las fotografias en Mallorca
que protagonizo la reina Letizia llevando una de estas pre-
ciosas y originales bolsas que ni siquiera se pueden comprar
porque no estan a la venta.

¢(Como se consigue una BolsaFQ?. Pues muy facil. Se
accede a la pagina bolsasfg.com y aparece una ventana que
lleva directamente a la cuenta de la ACFQ. Alli hay que hacer
una donacion minima de 20 euros y a continuacion volver a
la pagina de BolsasFQ para elegir la pieza que mas nos

contribuir eficazmente a Ia
investigacion sobre una
enfermedad que cae como
un jarro de agua fria, pero
que permite albergar espe-
ranzas futuras de curacion
o, al menos, de cronicidad.
El arte que ponen en la con-
feccion a mano, la generosi-
dad de un distribuidor de
telas, una fotografa entusi-
asta y una profesional infor-
matica que desarrollo la
web, completaron la idea.
El colmo fue descubrir a la
reina Letizia con una de esas bolsas, para convertir la iniciati-
va en un mecanismo de tendencia para completar el éxito.
Ahora mismo ya hay algun modelo agotado pero muchas
ganas de continuar. La idea, en ultima instancia, no es hacer
bolsas. Es convertir las bolsas en un objeto de solidaridad, en
un medio para dar a conocer la enfermedad y para recabar
el apoyo solidario en la investigacion de nuevos medicamen-
tos que la combatan.

guste. Se hace el pedido con los datos personales y una vez ﬁ::’;:"‘a_ %TX. S «
se ha comprobado el pago se envia directamente al domicilio  gendela B
sin mas gastos. Hay multitud de modelos y algunos packs de  pagina o -
bolsa y neceser a juego que se ofrecen a través del mismo ~ Web de v
. T BolsasFQ L e
mecanismo de solidaridad. yala -
Desde el principio la iniciativa resultd un éxito. La madre  derecha,
creativa que es Anna y las tias que la ayudan con la costura,  la reina
enseguida descubrieron que a través de BolsasFQ era posible Ic-::z:; .
s bolsa FQ
Bolsas
Originales

contra la Fibrosis Quistica
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El Sali de Cardona recapta en la cinquena edicié més
d’onze mil euros amb 700 part1c1pants

Malgrat un temps més aviat gelat, malgrat un concert de
Di-Versiones programat pel mateix dia, malgrat els partits de
futbol previstos, una trobada de Geganters, comunions, etc,
malgrat que una de les novetats d’enguany consistent en un
torneig d'escacs es va haver de fer dins el poliesportiu de la
localitat, uns 700 participants entusiastes van tornar a conver-
tir la 5ena. Jornada El Sali de Cardona per lluitar contra la FQ,
en tot un éxit.

Al final, les xifres parlen per si soles: 2.226 voltes fetes
entre els 700 participants. 3.339 kms recorreguts (la distancia
aproximada entre Cardona i Jordania en linia recta, i més de
mil samarretes venudes, com en edicions anteriors.

En aquesta edicio es van recaptar 11.244 euros que s’han
repartit entre els seguents projectes:

v'7.000 euros destinats al VHIR (Vall d’'Hebron Institut de
Recerca) per a l'estudi dels organoides intestinals.

v'3.000 euros destinats a la Associacié Catalana de FQ per
donar suport a les unitats de FQ de Vall d'Hebron, Parc Tauli i
Sant Joan de Déu

v 1.244 euros de romanent que resten al compte corrent
d'El Sali per a financar la jornada del 2020./ Redaccio

Un preciés mati
varem poder disfrutar el |
passat 7 dabril a

Terrassa, on mes de 350
persones ens van acon-
panyar a la 4a Caminada |

Solidaria  per Can
Parellada per donar
suport i visibilitat a les &
causes de  Phelan
Mcdermid i la Fbrosi
Quistica

Egara cops Walkers,
una vegada mes, va fer
possible organitzar una
Jjornada fantastica car-
regada de solidaritat.

La colla motera
Escuders de Terrassa va donar suport en l'organitzacio i
muntatge de les taules del bar que I'associacié de veins de
Can Parellada va posar per servir la botifarra al final de la jor-
nada. Diabodlics de Terrassa varen repicar els seus timbals
posant ritme a la sortida i a la arribada de la caminada.

Quarta Caminada Solidaria per Can Parellada a Terrassa:
exit de part1c1pac10 i gran ambient

DSV Drones Sky
View va donar la seva
visi6 d'ocell,gravant tot
el recorregut i les activi-
tats prévies i posteriors
amb els seus magnifics
drons.

Van ésser molts els
voluntaris que van oferir
els seus serveis gratuita-
ment per ajudar a les
nostres causes, com el

CMIINMA
SOLIDARIA

1°del Districte 7 TERRASSA ——
e

Diumenge 7 d'Abril ales 10h. %g

A Jes Bh, entrega de dorsals - PI. Joan Santamaria

L s 2img8  CAP Antoni Creus per
- a chrree de
() ot ‘hst' - dor_la‘r-_nos cob_ertura
[ roll § -a sanitaria o el servei fores-
. EE . esmese T ol = B . .
Th Wi ;o s e e o - tal PEr cuidarnos mentre
e B2 R S RS oy e

i estavem al bosc. Think
Outside va posar un
petit stand on es podien adquirir gorres de les quals part
dels beneficis anaven destinats a la nostra causa.
Per acabar la jornada, els nostres amics de VIP Dance
Studio van donar una master class de zumba on ens van fer
moure l'esquelet de valent.
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Entrevista con Patricia Garcia, activista de nuestra Asociacion

“Los nifos suelen ser un reclamo excelente para difundir la
enfermedad entre los padres y también para conseguir
mucha solidaridad econémica”

Véncer.- /A partir de qué
momento  te  sientes
involucrada en las activi-
dades de la ACFQ?
Patricia Garcia.- Pues me
siento involucrada desde
siempre porque al tener
un familiar muy préximo
afectado por la enfer-
medad he estado muy vin-
culada a ese problema y
con ganas de colaborar
desde el primer dia. Antes
era muy joven y apenas
podia echar una mano,
sobre todo para Sant Jordi
en los tenderetes que
haciamos en Gava para
vender rosas, y al hacerme mayor ya me involucré con mas
cosas, haciendo pulseritas para vender, etc.

Véncer.- ;En que actividades has colaborado y qué aspec-
tos de esas actividades destacarias?

P. G.- Bueno, sobre todo ayudando en los tenderetes y
haciendo cosillas. Ultimamente ha funcionado muy bien la
participacion en Gava en un mercadillo de segunda mano,
donde recaudamos 200 euros para la Asociacion y ha sali-
do muy bien el pinta caras, sobre todo porque ha dado
difusion, y también otras cosas mas innovadoras, rosas de
ceramica en frascos de medicacion de Xavi, globoflexia, etc.
Véncer.- Hoy en dia hay muchas asociaciones y muchas
entidades que efectuan trabajos solidarios y colaborativos.
¢En que se diferencia a tu juicio la ACFQ respecto a otras y
por queé te parece tan importante colaborar?

P. G.- Mira yo creo que es muy importante colaborar en
general. Todas las entidades realizan actividades para
recaudar fondos, unas para cosas muy concretas y otras,
como la nuestra, para ayudar a vencer una enfermedad
que necesita mucha investigacion. Ya sabemos lo cara que
es la investigacion y por eso, colaborar con nuestra
Asociacion, tiene ese plus solidario. Contribuimos, por lo
tanto, a dar esperanza y eso no tiene precio...

Véncer.- ;Que crees que habria que hacer desde la ACFQ
para que se involucren mas familias y mas gente joven en
las actividades que se vienen realizando?

P. G.- Uy eso lo hemos hablado miles de veces porque la

Patricia, participando en un “pinta caras” en una de las actividades de
divulgacion y recogida de fondos para la Asociacion

verdad es que cuesta
mucho incorporar a la
gente en general a proyec-
tos que no les afecten
directamente. Les cuesta a
las familias y le cuesta
mucho a la gente joven,
que tiene otras expectati-
vas. Yo creo que debe-
riamos ser mas originales,
pensar cosas que se han
hecho poco, una flash
move por ejemplo, cosas
que impliquen a mucha
gente para que haga algo
creativo y se lo pase bien.
Es verdad que muchas
cosas de esas, que tienen
una perspectiva mas grande necesita del apoyo de los
ayuntamientos o de las empresas y tampoco resulta muy
sencillo animarlos en ese sentido. Y ademas, hay otro pro-
blema y es que cuando se trata de arriesgar cuesta mas.
Arriesgar dinero, por ejemplo, o invertir muchas horas en
cosas que luego salen mal. Claro, todo eso, también com-
porta mucho trabajo y las familias bastante tienen con su
problematica particular. Pero, en fin, hay que ir pensando
en cosas nuevas. Y sobre todo, no desanimarnos los que ya
estamos en el ajo.

Veéncer.- Una parte fundamental del activismo de la ACFQ
tiene que ver con la captacion de recursos para la ayuda a
la investigacién pero también es importante dar a conocer
la enfermedad Se te ocurre alguna iniciativa innovadora
que cubriera ambas vertientes?

P. G.- Bueno, eso es lo que hablabamos. Hay que pensar
en cosas nuevas. Yo tengo constatado que los ninos son un
reclamo fantastico para hablar de la enfermedad. Bueno,
para todo en general, pero cuando haces una cosa atracti-
va para los nifos, se acercan ellos y detras de ellos van los
padres que muy pronto se interesan por nuestros mensajes
y entran muy bien en la cuestion solidaria que nos mueve.
No es facil pensar en algo novedoso pero si hay que tener
claro el publico que resulta mas agradecido a cualquier ini-
ciativa que tomes. Los nifios funcionan muy bien, ensegui-
da conectan y si conectas con los nifos, con los padres
todo resulta mas facil.
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Concert solidari a Parets del Valles

El passat 23 de febrer va tenir lloc a Parets del Valles un
concert solidari per recaptar fons per la Fibrosi Quistica, on
van actuar les corals d'adults, junior i infantil de I'Escola de
Musica del poble i es va comptar amb la coHaboracié del duet
comic “ADN COMICO", format per el mag Toni Mufioz i el
monologuista Miguel Angel Marin. L’ espectacle, que va durar
gairebé tres hores, es va fer al Teatre Municipal de Can Rajoler
i es van exhaurir les entrades. Les persones que van assistir
van guadir d'un bon de espectacle de musica, magia i humor.
Una bona combinacié per una bona causa: ajudar a totes les
persones afectades per la malaltia. Entre les entrades
venudes, la fila cero i la rifa que es va fer durant I'acte, es van
recaptar 3.300 euros que han sigut abonats integrament a
'ACFQ perqué pugui seguir donant suport als tres hospitals
de referéncia de Catalunya. Aixd no hagués estat possible
sense la coHaboracié totalment desinteressada de totes les
persones que van participar a les diferents actuacions, els
comercos de Parets que van cedir regals per fer la rifa, les enti-
tats del poble que van ajudar fent publicitat de l'acte, el
suport de I'Ajuntament de Parets i tots els veins de Parets que
d'una manera o altra van ajudar a l'organitzacié de l'acte. Es

Un moment de la rifa a I'escenari de Can Rajoler

per aixd que els impulsors del concert, els pares de la Jana,
nena de 11 anys afectada per la malaltia, volen donar les gra-
cies més sinceres a tothom que va prestar el seu ajut, com
tambeé agrair la preséncia del Celestino Raya i la Dra. Bosque
que van intervenir en l'acte, explicant una mica millor als assis-
tents, qué és la Fibrosi Quistica. /R: LI
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Fira “solidaria” de
Sant Isidre a Viladecans

Tant el cap de setmana de  seguir suport per a la recerca i

I'l'1i 12 de maig, com despres
el diumenge 2 de juny, la
Montse i la Maria Jos¢, mares
de criatures afectades de
Viladecans, muntan unes
parades al municipi per donar
a conéixer la malaltia i recaptar
fons per la a recerca biomédi-
ca. El cap de setmana de maig
es fa al recinte de la Fira de
Sant Isidre i el 2 de juny al
porxo de l'escola Sant Gabriel
amb motiu del Dia de la
Familia i la Caminada Popular.
Cada any, aquesta iniciativa
dona peu a que més veins de
la ciutat coneguin la FQ i s'hi
sentin motivats a mostrar la
seva solidaritat comprant els
objectes a la venda que fabri-
quen les entusiastes “mamis de
la FQ". Tot plegat per acon-

per les Unitats de referéncia
dels hospitals catalans.

Enguany, la Maria José i la
Montse van poder parlar amb
l'alcalde la localitat, Carles Ruiz
a la fotografia de baix en el
moment de la inauguracié de
la Fira, i una bona part del
Conisistori, per explicar la pro-
blematica de la malaltia i fer-se
visibles al municipi.

En tots dos casos, la inicia-
tiva, que ja és cosa de cada
any, resulta un éxit absolut.
Tant pel fet de la recapta
solidaria com per la sensibilit-
zacié ciutadana envers la
malaltia que resulta d'aquest
esforc de divulgacio.

Les dues entusiastes mares
de Viladecans volen agrair des
d‘aqui el suport rebut./R.
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Agraim la col-laboracio de les empreses que han participat en aquest Sant Jordi 2018 amb la donacio o I'adquisicio de roses. Cada
vegada son més les empreses que es posen en contacte amb les nostres parades per comprar les roses de Sant Jordi pels seus tre-
balladors/res i aixi fer un acte solidari. Us animem a difondre aquesta iniciativa entre les vostres empreses i a crear una xarxa de
venda de roses que ens ajudi a posar en marxa nous projectes per lluitar contra Ia FQ.

Com ja és tradicional,
I'Associacié Catalana de Fibrosi
Quistica va commemorar la
diada de Sant Jordi amb Ia
venda de roses i merchandising
solidari a unes quantes
paradetes, algunes tan tradi-
cionals com la festivitat de Sant
Jordi i altres fruit d'aquest impuls
solidari que tant hem d‘agrair
des de IACFQ.

Per quinzena vegada con-
secutiva, els nostres companys
de Gava van fer la seva parada
destinada a la venda de roses.
Aquest any, a més a més, des de
Gava es van encarregar de
repartir les roses aconseguides
per l'empresa Grup SIFU a
I'Hospitalet. Es van vendre totes
les roses, i també, de manera
excepcional, les 80 roses que
Podemos Gava, van oferir

solidariament, a més d'una bona
part del merchandising que,
amb tant d'amor, fa el grup de
les mamis. (Veure Contrapor-
tada).

També, com ja es tradicio,
es va poder compartir la diada,
amb un nombre molt importat
de families amb membres que
pateixen la malaltia o amics de
I'Associacio, i tots sense excepcio
van treballar de valent
per recaptar el maxim de
recursos i una altra cosa
no menys important, fer
el maxim de divulgacio
per fernos molt visibles.

Per quart any també
els pares de la Carlota, la
Jessica i el Richard van fer
la paradeta del Passeig
del Born. Es va fer molta feina i
es va contactar amb amics i

coneguts. A la foto que adjun-
tem, la Jessica esta amb els fami-
liars d'una afectada de 27 anys
trasplantada pulmonar.
També la Rosana i la Sara
van posar una parada a
Amposta, al castell, amb l'objec-
tiu de donar a coneixer la malal-
tia i recollir diners. Van vendre
100 pots de bombolles i dracs
fets a ma, amb els quals es van
recaptar 260 euros, bene-
fici total per a I'Associacio.
Ens han demanat que

. donem les gracies a
IAjuntament per deixar
posar la parada, i com no,
a tots els amics, familiars i
coneguts que com cada
any van estar col-la-
borant.

| també, com cada any, es
va posar la parada del Passeig

de Gracia de la ciutat comtal,
amb les roses que aporta el
restaurant Thai Barcelona. Tot i
que el dia va comencar plujos,
després va millorar molt i vam
tenir una nova oportunitat d'ex-
plicar els efectes de la malaltia a
molts dels vianants que sapro-
pen cada any al nostre tenderol
per fer el gest solidari de com-
prar les roses tradicionals. Des de
I'Associacié volem, un any mes,
donar les gracies a la familia
Roca per la seva disposicio
solidaria, a tots els compradors i
amics de I'Associacid que ens Vi-
siten aquest dia al Passeig de
Gracia i a la resta de parades i a
tots els companys i companyes
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Como es habitual, en ésta y las paginas siguientes incluimos una sintesis de un grupo de

noticias médicas relacionadas con la problematica de la FQ, que pueden ser consultadas
ampliamente a través de la Asociacion www.fibrosiquistica.org. Aqui se cita, como viene siendo
la norma, solo el medio donde se publico y la fecha de edicion, y un resumen de los contenidos.

El Senado insta al
gobiemo a aprobar la
finandadon de los
nuevos medicamentos

Durante el pleno del Senado celebrado en
febrero, el Grupo Popular presenté una
mocion, finalmente aprobada por unanimi-
dad, en la que se instaba al Gobierno a la
adopcion de determinadas medidas en
relacion con la Fibrosis Quistica, entre ellas
€l acceso a los nuevos tratamientos para la
enfermedad.

Al pleno asistio la Comision Ejecutiva de la
Federacion Espafola de Fibrosis Quistica
(FEFQ), asi como representantes de las
distintas asociaciones de Fibrosis Quistica
de toda Espafa y la Fundacion Canaria
Oliver Mayor.

Previamente al pleno, la FEFQ mantuvo
una reunion con la Comision de Sanidad
del Senado y senadores de los diferentes
partidos politicos con el fin de hacerles lle-
gar toda la informacion referente a los
nuevos medicamentos para la Fibrosis
Quistica (Orkambi y Symkevi) y la impor-
tancia de aprobar su financiacion,
mostrando las experiencias de varias per-
sonas con Fibrosis Quistica que ya los
estan tomando y haciendo hincapié en que
no tienen nada que ver con los tratamien-
tos paliativos existentes hasta ahora. Parar
la enfermedad para ganar tiempo y poder
conseguir estar en mejores condiciones
para cuando lleguen moléculas mas avan-
zadas, como el triple combo, debe ser lo
prioritario.

La FEFQ también comentd la importancia
de crear un registro genético a nivel
nacional, como herramienta para poder
negociar la aprobacion de nuevas molécu-
las y conocer su impacto en Espana;
ademas de reclamar que se haga efectivo
el cribado de la Fibrosis Quistica en toda
Espania, asi como la dotacion adecuada de
las unidades de referencia en FQ y su
reconocimiento como tales, segun las nor-
mas recogidas en el Consenso Europeo

sobre el tratamiento de la Fibrosis Quistica.
Todo ello con €l fin de que los senadores
tuvieran la informacion en primera persona
y se consiguiera el mayor consenso politico
durante el pleno para aprobar la mocion.
Algo que ocurrié por unanimidad, pero no
sin varias criticas hacia el Partido Popular;
impulsor de la mocion, por no aprobar el
farmaco Orkambi cuando estaba en el
Gobierno. Por su parte, el portavoz socia-
lista José Martinez Olmos aseguré que el
Ministerio de Sanidad esta negociando con
la farmacéutica “un modelo de pago por
resultados para financiar el medicamento”.
La aprobacion de esta mocion por unani-
midad muestra la voluntad politica que hay
por parte de todos los partidos para que
estas cuestiones referentes al tratamiento
de la Fibrosis Quistica salgan adelante.
Varios senadores, durante sus interven-
ciones en la mocion, instaron al Gobierno y
a la Ministra de Sanidad, Maria Luisa
Carcedo, a incluir el tema de Orkambi en el
proximo Consejo Interterritorial ~ del
Sistema Nacional de Salud.

FEFQ 20.02.2019

Un parche para
diagnosticar la FQ

Un equipo liderado por investigadores del
Consejo Superior de Investigaciones
Cientificas (CSIC) ha desarrollado un dis-
positivo inteligente basado en una bateria
de papel que podria usarse para facilitar el
diagndstico de la fibrosis quistica.

La enfermedad, que en Espana padecen
alrededor de 2.500 personas, suele
diganosticarse durante un analisis del
sudor que, en los pacientes afectados por
la enfermedad, es mas salado de lo nor-
mal.

El nuevo dispositivo, cuyas pruebas se han
publicado en ‘Mycrosystem & Nanoen-
gineering’, consiste en un parche para la
piel, bateria y sensor, capaz de generar
mas 0 menos potencia seguin la conductivi-
dad del liquido con el que se moja.

Cuando entra en contacto con un liquido,
esta especie de tirita activa la reaccion
electroquimica de los electrodos. Si el liqui-
do analizado es mas conductor, es decir,
maés salado, el dispositivo genera mas
potencia; si es menos conductor, manos
salado, genera menos.

Los investigadores comprobaron primero el
principio de operacion con la medicion del
comportamiento de la bateria de papel al
ser activada con soluciones salinas de dis-
tintas conductividades. "Con esto demos-
tramos que la bateria era sensible en el
rango de conductividades deseado y
éramos capaces de distinguir la diferencia
entre mas salado y menos", ha explicado el
investigador del CSIC Juan Pablo Esquivel.
Posteriormente, los cientificos desarrolla-
ron €l circuito electronico, que debia traba-
Jjar con la misma potencia producida por la
bateria, para discriminar ese valor de
potencia, comparar si estaba por encima o
por debajo de un valor umbral determina-
do y convertirlo en algo que se pudiera leer
a simple vista.

Este circuito tenia que ser "muy simple”,
con el minimo de numero de compo-
nentes, para que eventualmente pudiera
ser totalmente impreso utilizando la tec-
nologia de electrénica impresa.
Finalmente, dieron con el disefio definitivo
del dispositivo, que consiste en un transis-
tor, dos diodos, dos resistencias y, para
mostrar el resultado, dos pantallas electro-
cromicas. Si el resultado es negativo, se
enciende una de ellas y, si es positivo para
fibrosis quistica, se encienden las dos.
"Este parche, que no depende de ninguna
fuente de alimentacion externa, seria muy
facil de usar y tendria un coste muy bajo,
lo que permitiria realizar la medida sin
instrumentos médicos externos, normal-
mente caros, haciéndolo accesible a un
mayor numero de hospitales y centros de
salud", ha resumido Esquivel.

Para la validacion del sistema se emplearon
40 dispositivos. Las mediciones se hicieron
utilizando soluciones de sudor artificial
para evaluar la sensibilidad y especificidad.
La conductividad de las soluciones medi-
das fue ajustada a los valores umbral
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definidos por la European Cystic Fibrosis
Society y el Clinical and Laboratory
Standard Institute.

El trabajo se enmarca dentro del proyecto
ERC Consolidator Grant SUPERCELL, que
tiene como objetivo desrrollar pilas de
combustible y baterias de papel para dise-
Aar una nueva generacion de dispositivos
de diagndstico in vitro autoalimentados.
"Estas fuentes de energia ecoldgicas y de
un solo uso permitiran alimentar disposi-
tivos portatiles desechables de diagndstico,
como pruebas de embarazo y glucometros.
En todos ellos el mismo fluido que se pre-
tende analizar es empleado como com-
bustible", han especificado desde el CSIC.

INFOSALUS 22.02.2019

Prometedor nuevo
enfoque para tratar la FQ

Investigadores dicen que un medicamento
antifungico ampliamente utilizado puede
ser prometedor para tratar a las personas
con fibrosis quistica, un trastorno genético
que pone en peligro la vida y que causa
dafios graves a los pulmones. En estudios
que utilizan modelos de células y animales
humanos, los autores encontraron que el
medicamento, llamado anfotericina, ayuda
a las células pulmonares a funcionar de
una manera que podria facilitar a los
pacientes combatir las infecciones pul-
monares bacterianas cronicas que son una
caracteristica de la enfermedad.

Los hallazgos del estudio, que fue
respladado en parte por el Instituto
Nacional del Corazon, los Pulmones y la
Sangre (NHLBI, por sus siglas en inglés),
que forma parte de los Institutos
Nacionales de la Salud estadounidenses, se
publicaron en la revista 'Nature'.

Si los estudios en humanos validan los ha-
llazgos, el uso del farmaco podria ser una
buena noticia para las mas 70.000 per-
sonas en todo el mundo que viven con
fibrosis quistica, una enfermedad sin cura y
con pocas opciones de tratamiento.
Ademas, ofrece una promesa especial para
un subconjunto de pacientes, alrededor del
10 por ciento de las personas con fibrosis
quistica, que no responden a ningun
tratamiento.

"La noticia realmente interesante es que la

anfotericina es un medicamento que ya
esta aprobado y disponible en el mercado”,
resalta Martin D. Burke, lider del estudio y
profesor de Quimica en la Universidad de
Illinois en Champaign, en Estados Unidos.
"Creemos que es un buen candidato”,
agrega.

La fibrosis quistica es causada por un
defecto en un gen llamado CFTR (regu-
lador de conductancia transmembrana de
la fibrosis quistica).Normalmente, este gen
produce una proteina que controla o canal-
iza el movimiento dentro y fuera de las
células de materiales como la sal, el bicar-
bonato y el agua, todos los cuales son
importantes para la funciom pulmonar nor-
mal. sin embargo, en las personas con
fibrosis quistica, el gen defectuoso produce
una proteina que es defectuosa, lo que
genera la acumulacion de moco &cido y
pegajoso que no solo obstruye los pul-
mones y dificulta la respiracion, sino que
también los hace vulnerables a las infec-
ciones bacterianas. Aunque actualmente
hay algunos tratamientos disponibles, son
limitados porque diferentes personas
tienen distintos tipos de proteinas mutadas
y porque el 10 por ciento de las personas
con fibrosis quistica no produce ninguna
proteina. pero la anfotericina, segun Burke,
tiene el potencial de funcionar independi-
entemente del tipo de mutacion, e incluso
cuando falta la proteina.

"En lugar de tratar de corregir la proteina o
realizar la terapia génica, la ultima de las
cuales aun no es efectiva en el pulmaon, uti-
lizamos un sustituto de molécula pequena
que puede realizar la funcion del canal de
la proteina ausente o defectuosa”, explica
Burke. Los investigadores llamam a este
sustituto, anfotericina, una '"protesis
molecular", porque restaura la funcion
como lo hace un dispositivo protésico
cuando reemplaza una extremidad.

INFOSALUS 14.03.2019

Células que regeneran
tejido hepatico para
hacer innecesarios los
trasplantes

Investigadores del King's College de
Londres (Reino Unido) han utilizado la

secuenciacion de ARN para identificar un
tipo de célula que pueda regenerar el teji-
do hepatico y tratar la insuficiencia hepati-
ca sin necesidad de trasplantes, segtn
publican en la revista 'Nature
Communications', Los cientificos han iden-
tificado un nuevo tipo de célula llamada
progenitor hibrido hepatobiliar {HHyP),
que se forma durante nuestro desarrollo
temprano en el utero. Sorprendentemente,
el HHyP también persiste en pequefnas
cantidades en los adultos y estas células
pueden crecer hasta convertirse en los dos
tipos de células principales del higado adul-
to {hepatocitos y colangiocitos) que le dan
a HHyPs propiedades similares a las células
madre.

Elequipo examind los HHyP y descubrio
que se parecen a las células madre de
ratones que se ha encontrado que reparan
répidamente el higado de los ratones
después de una lesion importante, como
ocurre en la cirrosis.

Elautor principal, el doctor Tamir Rashid,
del Centro de Células Madre y Medicina
Regenerativa del King's College de
Londres, explica que "por primera vez,
hemos encontrado que las células con ver-
daderas propiedades similares a las células
madre pueden existir en el higado
humano. Esto a su vez podria proporcionar
una amplia gama de aplicaciones de medi-
cina regenerativa para eltratamiento de
enfermedades hepaticas, incluida la posi-
bilidad de evitar la necesidad de
trasplantes de higado".

La enfermedad hepatica es la quinta causa
de muerte en el Reino Unido y la tercera
causa mas comun de muerte prematura, y
el nimero de casos contintia aumentando.
Puede ser causada por problemas de estilo
de vida como la obesidad, los virus, el uso
indebido de alcohol o problemas no rela-
cionados con el estilo de vida, como las
enfermedades autoinmunes y genéticas.
Los sintomas de la enfermedad hepaética
incluyen ictericia, picor y sensacion de
debilidad y cansancio y, en casos mads
graves, cirrosis. El Unico tratamiento para
las enfermedades hepadticas graves en la
actualidad es un trasplante de higado que
puede llevar a complicaciones de por vida
y por lo que la necesidad de drganos de los
donantes supera con creces las crecientes
demandas.

EUROPA PRESS 27.04.2019
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Ensayan un método para
corregir el 89% de las
75.000 variantes
genéticas asociadas a
enfermedades

Al quimico californiano David Liu le prohi-
bieron la entrada en el casino del hotel
MGM Grand, en Las Vegas, cuando tenia
29 anos. Ganaba demasiado dinero apos-
tando en la mesa del blackjack, el juego de
cartas en el que hay que sumar una pun-
tuacion lo mds cercana a 21, pero sin
pasarse. Triunfaba utilizando “matematicas
simples’; segun asegurd por entonces en
una entrevista con la revista de su univer-
sidad, la de Harvard, en EE UU. Hoy, Liu es
uno de los mejores cientificos del planeta.
Y acaba de descubrir una nueva técnica
para modificar con una precision sin prece-
dentes la informacion genética de los seres
Vivos.

Las células humanas tienen su manual de
instrucciones escrito con cuatro letras
(ATTGCTGAA...) en dos metros de ADN
plegados de manera asombrosa. Las he-
rramientas de edicion genética, como la
técnica CRISPR que ha revolucionado los
laboratorios desde 2012, son capaces de
buscar una secuencia concreta de letras y
cortarla de manera especifica con una
especie de tijeras moleculares, insertando
nueva informacion como si fuera un proce-
sador de textos. El problema es que, a
menudo, la operacion falla y se generan
mutaciones no deseadas. Como resultado,
la mayor parte de las 75.000 variantes
genéticas humanas asociadas a enfer-
medades no se pueden corregir actual-
mente en el laboratorio, segun los calculos
del equipo de Liu. Su método, afirman,
puede reparar el 89%.

La técnica, bautizada prime editing (“edi-
cion de calidad”), es “elegante y fasci-
nante’, en palabras del genetista Lluis
Montoliu, del Centro Nacional de
Biotecnologia, en Madrid. “Estamos ante
una propuesta disruptiva, algo nuevo, que
no existia y que obligara a revisar las posi-
bilidades terapéuticas derivadas de la edi-
cion genética’, celebra. El equipo de Liu
publica hoy en la revista Nature los resul-
tados de 175 experimentos en células

humanas en el laboratorio, incluyendo la
correccion de las causas genéticas de
trastornos como la anemia de células falci-
formes y la enfermedad de Tay-Sachs.

En una célula, las instrucciones contenidas
en el ADN se traducen a otro lenguaje, el
ARN, como paso intermedio para dirigir la
fabricacion de proteinas, por ejemplo la
hemoglobina que transporta el oxigeno en
la sangre o los anticuerpos que defienden
al organismo del ataque de virus y bacte-
rias. En la técnica CRISPR habitual, los
cientificos diseflan una molécula de ARN
complementaria a la secuencia de ADN que
quieren editar y anaden una proteina Cas9,
que actua como unas tijeras. Esta maquina
molecular es capaz de encontrar el tramo
de ADN deseado y cortarlo, anadiendo si es
preciso otro fragmento de ADN con nueva
informacion sintetizada por los cientificos.
La estrategia de David Liu es diferente. El
californiano, segun explica Montoliu, ha
inventado “una nueva proteina quimérica”,
que utiliza una variante de las tijeras Cas9
capaz de cortar una sola de las dos cade-
nas que forman la caracteristica doble
hélice del ADN, evitando asi mutaciones
indeseadas.

Para dirigir su maquina molecular a un
lugar concreto del genoma, Liu utiliza una
guia de ARN y “nada menos que una trans-
criptasa reversa, una proteina que usan
fundamentalmente los virus para copiar su
ARN en ADN, invirtiendo el flujo candnico
de la informacion genética, que parte del
ADN y se copia a ARN, para acabar convir-
tiéndose en una proteina’, detalla
Montoliu. “La guia de ARN en este caso se
extiende y tiene un extremo nuevo, mas
largo, que es usado como molde por la
transcriptasa reversa para copiar nuevo
ADN con la secuencia correcta, con la
mutacion corregida’, afiade el investigador.
El prime editing escribe nueva informacion
genética directamente en el genoma.

“Se necesita mucha mas investigacion en
una amplia variedad de tipos celulares y
organismos para entender mejor el prime
editing y perfeccionarlo”, reconoce el
equipo de Liu en su publicacion en la
revista Nature. Montoliu también es cauto,
a la espera de que otros laboratorios del
mundo ensayen la nueva herramienta.
“Esa sera la prueba del nueve que nos dira
si este procedimiento innovador para editar
genomas va a tener posibilidades y reco-
rrido terapéutico o si se va a quedar como

una mas de las decenas de propuestas con
variantes alternativas de CRISPR que cono-
cemos cada semana’; zanja.

EL PAIS 22.10.2019

La FDA (EE.UU.)
aprueba el triple combo
de Vertex: Trikafta

La Administracion de Alimentos y
Medicamentos de EE. UU. aprobo ayer el
uso del modulador de combinacion triple
elexacaftor / tezacaftor / ivacaftor (Trikafta)
para personas con Fibrosis Quistica de 12
afos en adelante que tienen al menos una
copia de la mutacion F508del.

Con la aprobacion de Trikafta, mas del 90
por ciento de las personas con FQ podrian
tener una terapia altamente efectiva para la
causa subyacente de su enfermedad. Hasta
ahora, la mayoria de las personas con una
sola copia de la mutacion F508del no tenian
un tratamiento aprobado para ello.

Los ensayos clinicos de Trikafta mostraron
mejoras importantes en las medidas clave
de la enfermedad. Las personas con dos
copias de la mutacion F508del tuvieron un
aumento del 10 por ciento en la funcion
pulmonar en comparacion con el tratamien-
to con el modulador tezacaftor / ivacaftor
(Symdeko), y las personas con una copia
de F508del tuvieron un aumento del 14 por
ciento en la funcion pulmonar en compara-
cién con el placebo. El tratamiento con
Trikafta también dio como resultado mejo-
ras en el cloruro de sudor, el numero de
exacerbaciones pulmonares (empeo-
ramiento de los sintomas respiratorios y la
funcidn pulmonar) y el indice de masa cor-
poral (relacion peso / altura) en compara-
cion con el placebo.

Actualmente se estdn llevando a cabo
ensayos clinicos de Trikafta en etapas avan-
zadas para nifios con FQ de 6 a 11 afos. Se
esperan datos de ese ensayo en 2020.

El medicamento viene con advertencias
relacionadas con pruebas de funcidn hepa-
tica elevadas, interacciones farmacologicas
con productos que son inductores o
inhibidores de una determinada enzima
hepética y el riesgo de cataratas.

22.10.2019
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/encer.- A ver..

que es eso de las Supermamis?

Supermamis.- Pues es un grupo de
mamis estupendas, que somos super-
heroinas. Bueno, en serio, somos un
grupo de mamis activistas, madres de
nifos y nifas afectados por la enfer-
medad que nos conjuramos para, a
través de nuestra destreza para hacer
cosas, conseguir los maximos recursos
para ayudar a la financiacion de la inves-
tigacion que pueda terminar con la
enfermedad.

Veéncer.- Pero eso ya se hacia...
Supermamis.- Siempre se ha hecho,
con mayor o menor regularidad, pero
ahora, a través de las madres que tenian
mas experiencia en eso de hacer cosas y
venderlas, o hacemos de una manera
mas sistematica, con mayor complicidad
y por lo tanto mas en serie... y mas en
Serio.

Veéncer.- Y cuantas Supermamis hay?
Supermamis.— Bueno supermamis so-
mos todas. Pero, asi, en plan fabricantas
somos una treintena, aunque el grupo
mas, mas, mas activo es algo inferior.
Vencer.- Y el objetivo es fabricar para
vender..

Supermamis.- No solo, porque se
empez6 como una cosa de coordinacion
de personas que iban haciendo cosas a
ratos libres y ahora somos un grupo de
madres que hablamos, que nos lo
pasamos muy bien juntas, que nos
reimos mucho y que intercambiamos
nuestras experiencias, que Nos hacemos

LA CONTRRA

Las Supermamis de
la Asociacion: “La
imaginacion y la

creatividad, al
poder”

De un tiempo a esta parte, una buena por-
cién del dinero que la Asociacion recauda para
i financiar las ayudas a la investigacion en sus
| diferentes ambitos y a favorecer la atencion
en los centros de referencia de FQ en los hos-
. “pitales pubhcos se consigue gracias a la venta solidaria de

nidad de articulos. Estos tienen la virtud de ser Utiles y a la vez funcionar
como una muestra de la solidaridad activa de todos aquellos que quieren ayudar a
vencer una enfermedad con la que se nace y sobre la que hay muchas expectativas de
futuro. Muchas personas son las que desinteresadamente fabrican, confeccionan y se

inventan el merchansolidario que ilumina de colores, de alegria y de esperanza. las
mesas de difusién que la Asociacion instala cada vez de manera mas habitual y en mas
escenarios, para conseguir cada vez mayores fondos para la investigacion. Entre las fa-
bricantas se cuentan muchos familiares de afectados pero hay un grupo muy especial
que esta en todas. Son, las Supermamis. ;Queréis conocerlas?

mucha compania y que hemos creado
unos lazos solidarios entre nosotras que
van mucho mas alla de hacer articulos
para la venta.

Vencer.- ;Y os encontrais a menudo?
Supermamis.- Mucho menos de lo
que Nos gustaria porque cada una vive
en un sitio, asi que Nos reimos por wass-
app, Nos explicamos nuestras cosas y
nos ayudamos en la medida de nuestras
posibilidades.

Veéncer.- ;Y todo el mundo hace de
todo?

Supermamis.— No, no, cada una tiene
su especialidad. Las hay que son mas
costureras, otras hacen mejor las manua-
lidades, algunas nos quejamos (risas)
porque hay articulos que no se venden
demasiado porque han pasado de
moda y hay que inventarse nuevos.
Véncer.- ;Como funcionais?, porque
esto No se improvisa...

Supermamis.— No, claro, siempre hay
alguna que tiene una idea y la comparte
con las demas... oye jqué os pareceria
hacer este bolso?. Casi siempre
demas dicen: ostras, que chulo, yo
quiero uno. Cuando unas cuantas dicen
Yo quiero uno, es que el articulo es de
éxito. Y entonces nos ponemos manos

ala obra. Casi siempre, la que se lo
inventa es la que lo hace, pero si la cosa
tiene éxito, vamos aprendiendo y ya
SOMOs unas cuantas...

Véncer.- Esto se debe centralizar de
algun modo...

Supermamis.- Si claro, los articulos van
llegando al local de la Asociacion y
desde aqui cada una que monta un ten-
derete se va surtiendo.

Véncer.- Y lo debéis llevar todo muy
controlado...

Supermamis.—- Qué va... tendria que
ser asi, pero eso no lo hemos consegui-
do todavia. Vamos a mejorar, sin duda.
Véncer.- ;Como compaginais la vida
diaria con estas cosas...?
Supermamis.— Bueno, hacemos lo que
podemos... Tendrias que ver como tene-
mos las casas... (risas) Lo cierto es que
influyen muchos aspectos, en algunos
casos coOmo estan nuestros hijos, en
otros las distintas ocupaciones. Pero se
trata de encontrar tiempo y a veces nos
lo quitamos de dormir... Y ademas somos
unas organizadoras natas: tenemos
alguna madre que pinta por encargo.
Que hace dibujos en las casas o ilustra
camisetas a voluntad. En fin que somos
Supermamis. Con eso esta dicho todo.
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