INVESTIGACION

Un farmaco para prevenir
los ataques de porfiria aguda

Imagen microscopica de células hepaticas realizada por

La Clinica participa en
un ensayo internacional
que estudia el efecto de
un medicamento como
posible tratamiento
para paliar esta
enfermedad rara

CUN M La porfiria aguda cons-
tituye un grupo de enfermeda-
desraras que afectan al funcio-
namiento normal del higado.
De transmision hereditaria,
va mermando la producciéon
de hemo, componente im-
portante a la hora de producir
proteinas esenciales. Una en-
fermedad que produce fuer-
tes dolores y que, en Europa,
afecta a una persona de cada
15.000, aunque so6lo entre un
10 y un 20% de ellas padecen
sintomas.

Actualmente, un nuevo es-
tudio a nivel mundial busca
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el Departamento de Anatomia Patoldgica de la Clinica.

un tratamiento mediante una
inyeccion subcutanea capaz
de prevenir los ataques agudos
de porfiria. A él se ha sumado
la Clinica en la tercera fase del
ensayo Envision que se abre a
75 pacientes de todo el mundo
con ataques agudos frecuentes
y sintomatologia de dificil con-
trol. Ademas, otros dos centros
nacionales, el Hospital Clinic
de Barcelona y el Hospital Cli-
nico Universitario Virgen de la
Arrixaca de Murcia, participan
en la investigacion.

“Los pacientes con porfiria
aguda intermitente, la forma
mas comun de porfiria aguda,
sufren ataques caracteriza-
dos por un dolor muy inten-
s0, mas comunmente dolor
abdominal, acompanado de
agitacion, confusion mental,
convulsiones, agotamiento,
debilidad muscular, nausea,
vomito, estreflimiento, crisis
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“Los pacientes que han re-
cibido el tratamiento han
presentado una notable
reduccion de los ataques
agudosy, por tanto, una
reduccion de los medica-
mentos que se usan para
tratar los sintomas de la
enfermedad”.

Dra. Delia D'Avola

Especialista del Departamento
de Medicina Interna.

hipertensivas y aumento de la
frecuencia cardiaca”, explicala
Dra. Delia D’Avola, especialista
del Departamento de Medicina
Interna.

Ademas de su baja inciden-
cia, la porfiria aguda entra-
na otra complejidad para su
tratamiento. Es una dolencia
con probabilidad incompleta
de expresar sintomas en todos
los individuos, es decir, una
persona puede ser portadora
de la enfermedad pero desco-
nocerlo ante la falta de sinto-
mas. Un hecho que complica
su investigacion.

“El tinico procedimiento te-
rapéutico hoy en dia es la he-
matina, un tratamiento sinto-
matico que se puede adminis-
trar durante el ataque agudo
para aliviar los sintomas y pre-
venir complicaciones agudas
graves. Pero no hay una cu-
racion de la enfermedad”, re-
conoce y afiade que “lo Gnico
que curaria realmente la por-
firia aguda seria el trasplante
de higado”.

MEJOR CALIDAD DE VIDA. La
falta de cura subraya la impor-
tancia de este nuevo ensayo,
que supone la apertura de una
nueva puerta ante un posible
farmaco que prevenga los ata-
ques de dolor: el Givosiran. Es-
te medicamento se administra
por via subcutanea e inhibe la
acumulacion de los precurso-
res responsables de los sinto-
mas de la porfiria aguda. “Los
pacientes que han recibido el
tratamiento han presentado
una notable reducciéon de los
ataques agudos y, por tanto,
una reduccion de los medica-
mentos que se usan para tra-
tar los sintomas de la enfer-
medad”.

Los ataques agudos de por-
firia provocan fuertes dolores
que pueden terminar provo-
cando el ingreso hospitalario
del paciente mas de una vez
al mes.



