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La investigacién sobre la proteina TDP-43 abre nuevas vias
terapéuticas frente a la ELA

e La biotecnologia estd impulsando nuevas estrategias frente a la ELA,
entre ellas el estudio de la proteina TDP-43, una diana clave implicada en
la mayoria de los casos de la enfermedad.

e Molefy Pharma, compania socia de AseBio, desarrolla AP-2, una terapia
experimental para la ELA dirigida a restaurar la funcidon de la proteina
TDP-43. La compania ya cuenta con la designacion de medicamento
huérfano de la EMA vy la autorizacién para iniciar ensayos clinicos en
humanos de la AEMPS.

e "La ELA hoy se puede definir como una TDP-43-patig, es decir como una
enfermedad de la proteina TDP-43", sefala el CEO de Molefy Pharma,
Alfonso de Egana Barrenechea.

Domingo 21 de junio de 2026, Madrid, Espaia. — La esclerosis lateral amiotréfica
(ELA) es una enfermedad neurodegenerativa progresiva que afecta alas
motoneuronas, las células nerviosas responsables de controlar el movimiento
muscular voluntario. Su avance provoca una pérdida progresiva de la movilidad, el
habla, la deglucién y la capacidad respiratoria, mientras que, en la mayoria de los
casos, las capacidades cognitivas permanecen preservadas.

Con motivo del Dia Mundial de la ELA, que se celebra este 21 de junio, desde la
Asociaciéon Espaiola de Bioempresas (AseBio) ponemos el foco en una patologia para
la que siguen existiendo importantes necesidades médicas no cubiertas. En Espafia
conviven actualmente entre 4.000 y 4.500 personas con ELA y cada afio se
diagnostican alrededor de 900 nuevos casos, o que equivale a cerca de tres
diagnosticos diarios. Ademdas, la enfermedad presenta una elevada mortalidad: cada

dia fallecen aproximadamente tres personas a causa de esta patologia. La
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supervivencia media suele situarse entre los dos y los cinco afos desde el diagnostico,
aunque existe una gran variabilidad entre pacientes.

A pesar de los avances logrados en el conocimiento de la enfermedad, las opciones
terapéuticas continuan siendo limitadas y no existe todavia una cura capaz de
detener o revertir su progresién. El diagnostico sigue siendo complejo y puede
retrasarse mas de un afo desde la aparicion de los primeros sintomas, lo que dificulta
el acceso temprano a cuidados especializados y a posibles ensayos clinicos.

En este contexto, la biotecnologia estd impulsando nuevas aproximaciones para
abordar las causas moleculares de la enfermedad. Una de las lineas de investigacion
mas prometedoras se centra en la proteina TDP-43, cuya alteracion estd presente en
la mayoria de los pacientes con ELA y desempefia un papel clave en la degeneracion

neuronal. Molefy Pharma, companfia socia de AseBio, desarrolla AP-2, una molécula
innovadora para la ELA orientada a restaurar la funcién de TDP-43. Tras obtener la
designacién de medicamento huérfano de la Agencia Europea del Medicamento y la
autorizacion de la Agencia Espafiola de Medicamentos y Productos Sanitarios para
iniciar ensayos clinicos en humanos, conversamos con su CEO, Alfonso de Egafia
Barrenecheq, sobre los avances y retos en la investigacion de esta enfermedad.

Segun explica, la investigacion en ELA vive en la actualidad un momento
especialmente prometedor gracias al creciente impulso de la comunidad cientifica,
las asociaciones de pacientes y el sector biotecnologico. Sin embargo, subraya que
persisten importantes necesidades médicas no cubiertas. No obstante, destaca que
todavia no existen tratamientos farmacolégicos capaces de retrasar de forma
significativa o detener la progresion de la enfermedad, por lo que considera
imprescindible seguir impulsando el desarrollo de nuevas estrategias terapéuticas
que mejoren el pronostico y la calidad de vida de los pacientes.

Junto al avance de la investigacion, el CEO de Molefy Pharma sefiala la importancia
de reforzar la atencién integral a las personas afectadas. En este sentido, considera
prioritaria la implantacién de unidades especificas de ELA en todos los centros
hospitalarios de referenciq, integradas por equipos multidisciplinares capaces de
abordar de forma coordinada las distintas necesidades de los pacientes y sus

familias.
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Asimismo, insiste en la necesidad de mantener una inversion sostenida en
investigacién que permita desarrollar proyectos de largo recorrido, especialmente
aquellos orientados al descubrimiento de nuevos tratamientos.

TDP-43, una de las principales dianas terapéuticas

Uno de los dmbitos que concentra actualmente mayor interés cientifico es el estudio
de la proteina TDP-43. Segun explica De Egaia, esta proteina desempefia un papel
esencial en el funcionamiento de las células del sistema nervioso y presenta
alteraciones en mds del 97% de los casos de ELA.

"La ELA hoy se puede definir como una TDP-43-patiq, es decir como una enfermedad
de la proteina TDP-43", sefiala. La formaciéon de agregados téxicos y la pérdida de
funcion de esta proteina alteran procesos celulares fundamentales y contribuyen ala
muerte neuronal caracteristica de la enfermedad.

A partir de esta evidencia, Molefy Pharma trabaja en el desarrollo de AP-2, una
molécula disefiada para restaurar la funcién de TDP-43. Los estudios realizados hasta
el momento muestran una reduccién de los agregados patolégicos y una
recuperacion de la funcién normal de la proteina en modelos preclinicos. "Si los
efectos observados en modelos celulares y animales se reprodujeran en humanos,
AP-2 podria constituir un tratamiento capaz de modificar el curso de la enfermedad”,
explica el CEO de la compahia.

La reciente autorizaciéon para iniciar ensayos clinicos en humanos representa, en este
contexto, un paso decisivo para evaluar la seguridad y eficacia de esta aproximacion
terapéutica en pacientes con ELA esporddica.

Biotecnologia, medicina de precision y biomarcadores

De cara a los préximos afios, Molefy Pharma prevé que el abordaje de la ELA
evolucione hacia estrategias terapéuticas cada vez mas complejas y personalizadas.

Entre ellas, destaca la combinacion de diferentes fdrmacos con mecanismos de
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accion complementarios, el desarrollo de tratamientos multidiana y el avance de la
medicina de precision.

La companhia también pone el foco en el desarrollo de biomarcadores y tecnhologias
émicas, herramientas que permitiran realizar diagnésticos mas tempranos, mejorar la
seleccion de pacientes y optimizar el disefio de los ensayos clinicos.

Pese a las incertidumbres que todavia rodean a la enfermedad, Molefy Pharma
afronta el futuro con optimismo y confia en que los avances en investigacion basica,
descubrimiento de fGrmacos y desarrollo de biomarcadores contribuyan a una mejor
comprension de la ELA y al desarrollo de tratamientos mas eficaces que permitan
mejorar tanto la calidad como la esperanza de vida de los pacientes.

Sobre la Asociacién Espafiola de Bioempresas (AseBio)

La Asociacion Espafola de Bioempresas (AseBio) agrupa a 350 entidades y representa al
conjunto del sector biotecnolégico espafol. Su misidon es liderar la transformacion del pais,
posicionando la ciencia, innovacion y en especial la biotecnologia como motor de crecimiento
economico y bienestar social. Entre sus socios destacan empresas, asociaciones, fundaciones,
universidades, centros tecnolégicos y de investigacion que desarrollan sus actividades de
manera directa o indirecta en relacion con la biotecnologia en Espana.

https://www.asebio.com/
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