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Medicamentos basados en moléculas químicas
High-throughput screening (HTS) - 10.000 a 100.000 ensayos /día

 DISEÑO
Identificación diana y tipo de ensayo
 AUTOMATIZACIÓN
Robótica (dispensación)
 MINIATURIZACIÓN
Alta densidad y pequeño volumen (nanotec)
 DETECCIÓN
Fluorescencia, Quimioluminiscencia
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Aislamiento Nucleína
(Miescher, 1868)

DNA = inf. genética
(Avery, 1944)
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PRODUCTO MEDICINAL BIOLOGICO.-
Principio Activo es una sustancia biológica producida o extraída de una fuente biológica.

PRODUCTO MEDICINAL BIOTECNOLOGICO.-
Principio Activo es producido utilizando la tecnología del DNA recombinante.
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PRODUCTO DE TERAPIA AVANZADA.-
Un Producto de Terapia Avanzada engloba los siguientes productos medicinales de uso humano:

• Producto de Terapia Génica. Contiene o consiste en una sustancia activa de acido nucléico recombinante utilizado en seres humanos con el propósito
de regular, reparar, reemplazar, añadir o silenciar una secuencia genética. Su efecto terapéutico, profiláctico o de diagnóstico está directamente
relacionado con la secuencia de acido nucleico recombinante que contiene el producto de la expresión de esta secuencia.

• Producto de Terapia Celular. Contiene o consiste en células o tejidos que han sido sometidas a una manipulación sustancial de manera que sus
características biológicas, funciones fisiológicas y/o propiedades estructurales relevantes para el uso clínico propuesto han sido alteradas, o bien
células o tejidos que no pretender ser utilizadas con las mismo función esencial en el receptor y donante.

• Producto de Ingeniería Tisular. Contiene o consiste en células o tejidos ingenierizados, y es presentado como un producto con propiedades o
aplicaciones para seres humanos con propósito de regenerar, reparar o reemplazar un tejido humano. puede contener células o tejidos humanos o de
origen animal, o ambos. las células o tejidos pueden ser viables o no viables. puede contener sustancias adicionales, como productos celulares,
biomoléculas, biomateriales, sustancias químicas o matrices .
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SMALL MOLECULE

BIOTECHNOLOGICAL

ADVANCED THERAPY
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CLASIFICACION DE TIPOS DE TERAPIA GENICA

CELULAS SOMATICAS

CELULAS GERMINALES

IN VIVO

EX VIVO

VIRAL

NO VIRAL
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PRODUCTOS MEDICINALES DE 
TERAPIA AVANZADA (ATMPs) COMPARACIÓN SMALL MOLECULE (QUÍMICA)

Biológico ORIGEN Químico

Pequeñas instalaciones 
Pequeño
Muy alta

Muy elevada
Reducida: procedimientos manuales

Muy elevado
Análisis biológicos

PRODUCCIÓN

Requerimientos instalaciones
Tamaño de lote

Cualificación del personal

Laboriosidad de producción
Automatización de procesos

Coste de producción
Control de calidad

Grandes instalaciones industriales
Grande
Media

Media
Alto

Medio
Análisis físico-analíticos

Corta/ muy corta
Complejo (4ºC,congelado)
Complejo (hospitalización)

DISTRIBUCIÓN

Estabilidad
Transporte y distribución

Administración

Alta
Fácil (temperatura ambiente)
Sencillo (píldoras, cápsulas)
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ORGANISMO MODIFICADO GENETICAMENTE.-
Cualquier organismo, con excepción de los seres humanos, cuyo material genético ha sido modificado de una manera que no se
produce de forma natural en el apareamiento o en la recombinación natural, siempre que se utilicen las técnicas que se han
establecido reglamentariamente: recombinación por vectores; microinyección, macroinyección; microencapsulación; fusión celular.

GMO tipo 1.-
Aquel cuya probabilidad de
causar una enfermedad en los
seres vivos o un efecto adverso
en el medio ambiente es
insignificante.

GMO tipo 2.-
Aquel que puede causar una
enfermedad a los seres vivos,
siendo poco probable que se
propague a la colectividad y
existiendo generalmente
profilaxis o tratamiento eficaz;
o puede causar un efecto
adverso bajo en el medio
ambiente.

GMO tipo 3.-
Aquel que puede causar una
enfermedad grave a los seres
vivos, con riesgo de que se
propague a la colectividad y
existiendo generalmente una
profilaxis o tratamiento eficaz;
o puede causar un efecto
adverso moderado en el medio
ambiente.

GMO tipo 4.-
Aquel que puede causar una
enfermedad grave a los seres
vivos con muchas
probabilidades de que se
propague a la colectividad y
sin que exista generalmente
una profilaxis o un tratamiento
eficaz; o puede causar un
efecto adverso alto en el
medio ambiente.
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Desarrollo de productos con  
Terapias Avanzadas

Más de la mitad de los productos de terapia avanzada en desarrollo se relacionan con células somáticas; el 
resto de productos en desarrollo son de forma equitativa productos de ingeniería tisular o productos de 

terapia génica.

Tissue-engineered
products 

Somatic cell therapy
products 

Gene therapy
products 
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Tissue engineered 
product

ChondroCelect Approval 2009 MA withdrawn: 30thNov2016

Holoclar Approval 2015 First stem cell-based

Combined cell therapy
product

MACI Approval 2013 MA withdrawn

Cell therapy product
Provenge Approval 2013 MA withdrawn

Zalmoxis Approval 2016

Gene therapy products

Glybera Approval 2012 First gene therapy- based 

Imlygic Approval 2015

Strimvelis Approval 2016
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Los ensayos con terapias avanzadas están creciendo
cada año.

Los ensayos con terapias avanzadas se centran en
fases tempranas de desarrollo.
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Oncología es la mayor indicación, seguida de enfermedades cardiovasculares y hematología ….
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La mayor parte de promotores son académicos, fundaciones o pequeñas compañías biotecnológicas, con
limitaciones financieras y de experiencia regulatoria.
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Paginas web interesantes…..
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Muchas Gracias por su atención

Encantada de responder todas las preguntas


