PROYECTO:
Proyecto de investigacion

sobre la leucemia
mielomonocitica juvenil.
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La Dra. Laura Belver nacié en Madrid hace 38 afios. En 2012 se marcho a Estados Unidos, a Nueva York (jla graaan
manzanal) para unirse al laboratorio del Dr. Adolfo Ferrando, en la Columbia University. Alli se especializé en
leucemias, especialmente en leucemias linfoblasticas agudas T. A Laura le encanta la tortilla de patatas de su madre.
Es su plato preferido por encima de tooodooo. Su libro favorito es Mujeres de ojos grandes de Angeles Mastretta y
la peli Gato negro, gato blanco de Emir Kusturica.

En 2020, la Dra. Belver se unié al Instituto de Investigacion contra la Leucemia Josep Carreras con el objetivo de
avanzar en el estudio de un tipo de leucemia que afecta a bebés y es muy poco frecuente: la leucemia
mielomonocitica juvenil.

La leucemia mielomonocitica juvenil afecta a menos de 10 bebés cada afo en
Espana. Solo puede curarse con un trasplante de médula 6sea de un donante.

La leucemia mielomonocitica juvenil (LMMJ):
' Afecta a entre 5 y 10 niflos cada afio en Espana.

Es dificil de diagnosticar y mas prevalente en nifios
que en nifias, en una proporcién de 2,5/1.

‘ El Unico tratamiento que ha demostrado tener
poder curativo es el trasplante de progenitores
hematopoyéticos (trasplante de médula dsea) de
un donante HLA compatible.

. Es una terapia no exenta de riesgos y
aproximadamente un 30% puede recaer.

Su poquisima prevalencia no merece la atencién y
el interés de la industria farmacéutica.
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OBJETIVOS DEL PROYECTO

Es una enfermedad muy heterogénea. No hay muchos datos
moleculares actualmente que permitan predecir si el trasplante
de médula va a poder funcionar o no. Los propésitos de este
proyecto son:

‘ Encontrar nuevas alteraciones genéticas en esta leucemia que
puedan ayudarnos a entender mejor que es lo que esta pasando
molecularmente y a predecir mejor la estratificacién de los
padentes: saber cdmovana evolucionar.

. Analizar la presencia demutaciones enregiones no
codificantes (zonas queno son genes, sino que regulan los
genes) para ver como puedenafectara la evolucion del tumor.
Se trata dela primera vez quese haria eneste tipo de
leucemia.

‘ Disefiar inhibidores para bloguear los efectos adversos dela
mutacién genéticaPTPN11, presente enel40% delos
pacientes, conla intencion detratar deunamaneramuy
especificaalos nifos conlas formas masagresivas dela
enfermedad.

El proyectotiene un presupuesto minimo anual de120.000€.

“La mayoria de los pacientes con LIMIVI] experimentanuncurso dinico agresivodela
enfermedady requieren de untrasplante de células madre hematopoyéticas,
actualmentela Unica opcidnterapéutica para lograr la remisiona largo plazo.Sin
embargo, este tratamiento conlleva unriesgo significativode mortalidad.

A pesardelosavancesrealizadosenlos Ultimosafiosenla caracterizaciongenéticay
epigenética dela LIMIML, esta enfermedad siguesiendo undesafiodinico porsu
heterogeneidad, difidl diagndstico, mal prondsticoy la falta de opdonesde
tratamiento altemativas.

Nuestra intencidntambién esestablecer ungrupode trabajo LIMIMI en Espafiaycrear
unrepositorio de muestras centralizado. Asimismo queremos desarrollar unandlisis
molecular integral de padientes con LMIVIJ para definir criterios predsos de diagndsticoy
estratificacione identificar nuevas dianasterapéuticas potendiales”.
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https://www.fcarreras.org/es/haztesocio
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