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Proceso de I+D de medicamentos 
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Proceso de I+D de medicamentos 
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High throughpug screening 

TAILORED SCREENING: 
• Desarrollo de líneas celulares 

“a medida”, específica por 
patología o incluso por 
individuo. 

SCREENING CLÁSICO 
• Metabolismo: 

– Inducción/inhibición CYP450 
• Cardiotoxicidad 

– Inhibición canales iónicos 
• Neurotoxicidad 

– Receptores de 
neurotransmisores 

• Citotoxicidad 
– Diferentes líneas celulares 

• Anti-cancer: 
– Dianas específicas 

• … 
 



6 

Nuevas tendencias terapéuticas en FQ 
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Nuevas tendencias terapéuticas en FQ 
UN EJEMPLO: IVACAFTOR 
• Potenciador del CFTR en pacientes con mutación 

G551D 
– Incrementa la secreción de Cl- estimulada por forskolina. 
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Nuevas tendencias terapéuticas en FQ 

En la actualidad, hay dos enfoques muy diferentes tienen por 

objetivo corregir el defecto básico de la Fibrosis Quística:  

La terapia génica, dirigida a corregir la alteración 

genética. 

La terapia encaminada a corregir el defecto de la 

proteína CFTR.  
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MUTACIONES FQ 

DF508 

1950 
mutaciones 

Clase 5: mutaciones que alteran la estabilidad del 
RNAm 
Clase 6: mutaciones que alteran la estabilidad de la 
proteína madura 

G551D 
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MUTACIONES FQ 

1950 mutaciones 

Classe V: mut. altering mRNA stability 
 
Classe VI: mut. altering stability mature protein 

Ataluren (PTC124)  

Lumacaftor (VX-809) 

Ivacaftor (VX-770)  
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¿Qué es de interés para acelerar la estrategia de 
la  terapia encaminada a corregir defectos en la 
proteína CFTR? 

Disponer de modelos de ensayo de las moléculas 
activadoras. 

¿Qué modelos son de interés cuando es necesario 
conocer el efecto sobre una proteína como CFTR 
con más de 1950 mutaciones diferentes? 

Modelos celulares. 
Genéricos de cada una de las mutaciones. 
Personalizados de cada paciente portador de 

una mutación determinada. 
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¿DÓNDE producir los modelos celulares?  
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Cell density in conventional media 

Cell density in supplemented media 

¿ES POSIBLE?  
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En síntesis 
 

El método desarrollado en el Grupo de 
Investigación de Alto Rendimiento 
BIOMICs permite la obtención de células 
suficientes para ser utilizadas como 
modelos celulares genéricos o 
personalizados.  
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Muchas gracias 

 
Asociacion de Fibrosis Quística del País Vasco 

 
Grupo de Investigación de Alto Rendimiento 

BIOMICs / Research Group 
Universidad del País Vasco UPV/EHU 

Vitoria-Gasteiz 
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