TECNOLOGIA SANITARIA

Terapias avanzadas

EL FUTURO DE LA MEDICINA: LA REVOLUCION

DE LAS TERAPIAS AVANZADAS

Las terapias avanzadas, que incluyen las terapias celulares, génicas y de ingenieria tisular, estan
emergiendo como un cambio radical en el tratamiento de enfermedades complejas. Estas terapias ofrecen
soluciones para patologias que, hasta hace poco, no tenian cura o tratamiento efectivo y se consideraban

incurables.

El avance de la biotecnologia en la industria farmacéutica ha permitido el desarrollo de estos tratamientos,
con aplicaciones como la modificacion genética para tratar enfermedades hereditarias.

A diferencia de los tratamientos convencionales, que suelen centrarse en aliviar los sintomas, estas
terapias actian directamente sobre las causas de las enfermedades, lo que les otorga un gran potencial
para mejorar la calidad de vida de millones de personas. Sin embargo, a pesar de sus ventajas, su
desarrollo y llegada al mercado sanitario enfrentan desafios importantes, desde la produccion hasta la
distribucion.

Andrea Jorda

La ciencia detras de las
terapias avanzadas

El proceso de produccion de las
terapias avanzadas es altamente
complejo y requiere instalaciones
especializadas y procesos
altamente regulados. Cada tipo de
terapia presenta distintos retos en
su produccion. Segun la Agencia
Europea de Medicamentos (EMA),
los medicamentos basados en
terapias avanzadas se pueden
diferenciar en ™
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Terapias celulares: contienen
células o tejidos que han sido
manipulados para cambiar sus
caracteristicas bioldgicas o
que se utilizan con una funciéon
diferente a la original en el
cuerpo. Un ejemplo es la
aplicacion de células madre,
que tienen el potencial de
regenerar tejidos dafiados.
Terapias génicas: incluyen
genes que producen un efecto
terapéutico, profilactico o
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diagnodstico. Funcionan
insertando genes
“recombinantes” en el
organismo, generalmente para
tratar enfermedades genéticas,
cancer o patologias cronicas.
Las terapias mas comunes
utilizan vectores virales para
introducir el material genético
en las células del paciente.

Ingenieria tisular: combina
células con materiales
biocompatibles para formar
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estructuras tridimensionales
que pueden reparar, regenerar
o reemplazar tejido humano.

Uno de los mayores desafios en la
produccion de estas terapias es
que aun dependen en gran medida
de procesos manuales. Aunque la
metodologia manual es valida en
las primeras fases de desarrollo,
dificulta la escalabilidad, la
estandarizacion de los procesos 'y
el control de costes. Ademds, un
alto grado de manipulacién
manual aumenta el riesgo de
variabilidad, contaminaciones y
errores humanos.

Ensayos clinicos y terapias
aprobadas

El nimero de ensayos clinicos
relacionados con terapias
avanzadas ha aumentado
significativamente en los ultimos
afios. Segun la Sociedad
Americana de Terapias Génicasy
Celulares (ASGCT), actualmente
hay mads de 4.000 terapias
celulares y génicas en desarrollo.
Sin embargo, a pesar de este
crecimiento, solo 100 han sido
aprobadas globalmente para uso
clinico. En cuanto a los productos
de ingenieria tisular, unicamente
8 han recibido autorizacion para
su comercializacion !,
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Esta brecha entre innovaciony
aprobacion se debe,
principalmente, a los altos
estandares regulatorios, los
elevados costes de investigacion y
el prolongado tiempo de
desarrollo. No obstante, a pesar de
estos obstdculos, las aprobaciones
por parte de la FDA y la EMA
reflejan el enorme progreso
alcanzado en los ultimos afios y el
papel fundamental de estas
terapias en la medicina moderna.

Barreras para la
disponibilidad y accesibilidad
A pesar de los avances en la
investigacion y desarrollo, y de las
oportunidades que ofrecen estas
terapias, existen varios obstaculos
que limitan su acceso a la
poblacidn.

Uno de los principales desafios es
su alto coste por dosis. La
produccion de estas terapias
requiere instalaciones
especializadas, materiales de alta
calidad y procesos de fabricacion
complejos y altamente manuales,
que encarecen el precio del
producto final. El precio de las
terapias avanzadas puede suponer
varios millones de ddlares por
paciente, lo que plantea

Figura 1. La iltima década de las aprobaciones de terapias avanzadas por EMA .
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interrogantes sobre su
disponibilidad para muchos
pacientes y sistemas de salud a
largo plazo.

Estos elevados costes también
afectan a las empresas que
desarrollan estas terapias. Un
ejemplo es el caso de bluebird bio,
que paso de tener tres terapias
valoradas en 10 billones de délares
avenderlas por 30 millones de
dolares ", reflejando la dificultad
de recuperar la inversion en este
sector.

MILLOMES DE DOLARES POR DOSIS

HEMGENIX

DANYELZA

Figura 2. Las 10 terapias biolégicas mds caras por dosis ¥/,

Ademds, las instalaciones
necesarias para este tipo de
produccion son costosas'y
requieren tecnologia y personal
altamente especializado. La falta
de infraestructura adecuada y la
limitada capacidad para producir
estos tratamientos a gran escala
pueden retrasar su disponibilidad
para los pacientes. Finalmente, la
infraestructura para la
distribucidon y administracion de
terapias avanzadas sigue siendo
insuficiente, especialmente en
regiones fuera de los paises mas
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desarrollados. Esto impide que
una parte de la poblacién mundial
tenga acceso a estas innovaciones
terapéuticas.

Reducir costes y facilitar
acceso

Para superar estos obstaculos y
garantizar mayor accesibilidad a
estas terapias revolucionarias, es
necesario implementar:

e Automatizacion de la
produccion: Incorporar
tecnologias de automatizaciéon
en la produccion de células 'y
materiales bioldgicos podria
reducir el tiempo y los costes
de fabricacion. Ademas,
disminuiria los riesgos
asociados a la manipulacion
manual.

¢ Disefio de plantas
especializadas: Actualmente,
la produccion de terapias
avanzadas estd limitada a un
numero reducido de plantas
especializadas o depende de la
externalizacion de los
servicios, lo que aumenta su

precio. También es importante

destacar que gran parte de las
terapias avanzadas, como las
CAR-T, se producen en
infraestructuras
especializadas dentro de
hospitales y centros de
investigacion, lo que dificulta
su escalado a nivel industrial.
Con mayor financiacion
privada, se podria asegurar la
expansion global de la
infraestructura de produccion
y garantizar una mayor
disponibilidad de estos
medicamentos.

¢ Colaboracion publico-privada:
Una mayor cooperacion entre
gobiernos, empresasy el
sector académico en
investigacion y desarrollo de
estas terapias podria reducir
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los costes de produccion 'y
distribucién.

¢ Colaboracion internacional en
infraestructura: Establecer
centros de produccion globales
y armonizar las regulaciones
internacionales facilitaria el
acceso a estas terapias en
distintas regiones del mundo.

Conclusiones

Las terapias avanzadas
representan una de las mayores
promesas para el tratamiento de
enfermedades graves y complejas.
No obstante, los elevados costes de
produccion, los desafios en
escalabilidad y las barreras
regulatorias siguen limitando su
disponibilidad global.

El futuro de estas terapias

dependera del desarrollo de
nuevas tecnologias de
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automatizacion, de modelos de
financiamiento innovadores y de
una infraestructura adecuada
para su produccion y distribucion.

Con los avances en ciencia y
tecnologia, se espera que estas
terapias dejen de ser un privilegio
y se conviertan en un estandar
accesible para todos.

Klinea es una empresa
especializada en ingenieria
biofarmacéutica y procesos
bioldgicos. Su labor se centra en
brindar asesoramiento técnico y
estratégico que facilite a las
organizaciones del sector la
disponibilidad de sus productos
para un mayor numero de
pacientes, optimizando sus
procesos y asegurando estandares
de calidad.
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