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RESUMEN

El objetivo de esta materia es desarrollar el conocimiento y la capacidad de trabajo y comunicacion en el
ambito del andlisis de lainformacion actualizada en los diferentes aspectos de laterapéutica. La
incorporacion de las nuevas tecnol ogias de la informacién, comunicacion y busgueda bibliografica
contribuiran a dichos objetivos. Entre las actividades formativas se incluiran aspectos relacionados con €l
desarrollo delas células y genes como herramientas terapéuticas, asi como interpretacion de los efectos de
estos procedimientos y seminarios especiales destinados al estudio de aspectos terapéuticos puntual es.

Laterapia Génicay Celular se encuentra en la actualidad en una fase de importante desarrollo traslacional
y ha demostrado su interés terapéutico en un nimero significativo de patologias graves, paralas que no
existen terapias curativas alternativas.
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CONOCIMIENTOS PREVIOS

Relacién con otras asignaturas de la misma titulacion

No se han especificado restricciones de matricula con otras asignaturas del plan de estudios.

Otros tipos de requisitos

Se recomienda haber cursado las siguientes asignaturas: Anatomia, Biologia, Bioquimica, Fisiologia,
Farmacologia general y Patologia general.

COMPETENCIAS

RESULTADOS DE APRENDIZAJE

Al finalizar esta asignatura el estudiante debera ser capaz de:

1) Conocer las bases cientificas en que se asienta la terapéutica génicay celular.

2) Comprender los aspectos biol6gicos de genesy células en su interaccién con el organismo humano.
3) Razonar lainfluencia de genesy células sobre el organismo.

4) Comprender las bases de la accion de genes'y células sobre lafisiopatologia del ser humano.

5) Razonar que efectos tendra en una hipotética aplicacion terapéuticay cuales se interpretaran como
reacciones adversas, en funcion del paciente.

6) Conocer las bases de posibles interacciones entre diferentes estrategias en el organismo, con €l
objetivo de su prevision en la practica médica.

DESCRIPCION DE CONTENIDOS

1. UNIDADES TEMAATICAS TEORICAS

1) Antecedentes y estado actual de la TGC

2) Terapia génica somatica

3) Terapia celular. Tipos celulares

4) Transferencia nuclear. Medicina regenerativa
5) Reemplazo mitocondrial

6) Acidos nucleicos terapéuticos

7) Silenciamiento génico: ASO, siRNA

8) Implementacién/adicion génica
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9) Edicidn génical/reparacion

10) Vectores virales RNA de terapia génica
11) Vectores virales DNA de terapia génica
12) Vectores no virales de terapia génica
13) Selectividad del vector terapéutico

14) TGC-Enfermedades hereditarias

15) Viroterapia y viroterapia génica

16) TGC-Enfermedades hematoldgicas

17) TGC-Enfermadades oncoldgicas

18) Inmunoterapia génica

19) TGC-Enfermedades adquiridas y degenerativas
20) Retos y perspectivas de la TGC

2. PRACTICAS

SEMINARIOS
. Organizacion y funciones del genoma.
. Medicamentos génicos. Desarrollo.

. Aspectos éticos de la terapia génica y celular.
. Implementacién génica

. Silenciamiento génico

. Enfermedades hereditarias

. Enfermedades hematoldgicas

. Enfermedades oncolégicas
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NOTA: En cada seminario se discutira las cuestiones propuestas en las clases tedricas impartidas con
anterioridad. Se incluira oportunos ejemplos actuales de enfermedades con su correspondiente terapia

. Caracterizacién de genes y células como medicamentos.

génica aprobada para su uso clinico por la EMA (Agencia Europea del Medicamento).

VOLUMEN DE TRABAJO

METODOLOGIA DOCENTE

La metodol ogia docente contempla la traslacion clinica de |os fundamentos tedricos de la materia en dos

conjuntos de actividades:
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ACTIVIDAD Horas % Presencial

Seminarios 26,00 100

Clases de teoria 19,00 100
TOTAL 45,00
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Clases Tedricas. e profesor introduce las principales directrices de la materia en tres grandes bloques
bien diferenciados: a) EI @mbito de aplicacién (temas 1-5), contemplado en el marco de las denominadas
terapias avanzadas, pretende establecer su potencial espectro de actuacion; b) los fundamentos cientificos
y las herramientas disponibles (temas 6-11) que permitan evaluar €l beneficio/riesgo de su utilizacion con
fines terapéuticos; c) Laaplicacion clinicade laterapiagénicay celular en enfermedades relevantes
(temas 12-17) por su frecuencia o gravedad.

Laclase seinicia exponiendo los principal es objetivos de mismay termina estableciendo una serie de
cuestiones gque |os alumnos deben responder de forma breve por escrito y entregar en siguiente clase. Esto
estimula el seguimiento critico de la clase por el alumno y favorece su participacién activa durante la
misma, con el fin de resolver dudas conceptual es.

Seminarios: aprincipio de curso se entregaen el AulaVirtual los articulos (8-10) que deben leer, resumir
y entregar, de acuerdo con una agenda estableciday se elige alos voluntarios que desean llevar acabo la
exposicion del trabajo en clase, para su posterior discusion.

En los seminarios se pretende alcanzar varios objetivos: a) recuperar y matizar |os conocimientos basicos
previos del alumno en materia de biologia celular, biologia molecular y farmacol ogia para comprender
mejor el fundamento del disefio de genesy células como medicamentos; b) comprender que el desarrollo
de estas nuevas estrategias terapéuticas pueden generar conflictos éticos importantes que el alumno debe
saber identificar, exponer y analizar de forma objetiva; ¢) que el alumno adquiera capacidad y destreza
paraleer, comprender, exponer y/o discutir de forma critica los ensayos clinicos publicados sobre terapia
génicay celular.

El desarrollo del seminario contempla: @) conocer |as respuestas dada por los alumnos (elegidos por el
profesor) alas cuestiones formuladas en la clase tedricay consensuar las respuestas con € resto de la
clase; b) plantear por parte de los alumnos cualquier otra cuestion o duda e intentar resolverlas por los
propios alumnos, si fuera posible; ¢) Adquirir habitosy destrezas de actualizacion en el avance
traslacional de laterapiagénicay celular en practica médica.

Seincorporara la perspectiva de género y 1os objetivos de desarrollo sostenible (ODS) ala docencia,
siempre que sea posible.

EVALUACION

TEORIA: Representa el 50% de la nota. Seré evaluada: bien mediante el Examen Final Oficial que
consta de 15 preguntadas cortas y 2 temas con espacio limitado ala cara de un folio cada tema, o bien,
mediante Evaluacion continuada que consta de 3-4 examenes que incluye 5-8 preguntas cortas pudiendo
incluir también un tema, en alguno de ellos. La puntuacion es: hasta 2 puntos cada pregunta cortay hasta
5 puntos por tema. Las calificaciones se notificaran de forma simultanea después del Examen Oficial.

PRACTICAS: 1) Son obligatorias; 2) Representan el 50% de notafinal; 3) El alumno seré evaluado de
forma continuada: asistencia/participacion (hasta 2 puntos), cuestionarios (hasta 1,5 puntos) y resimenes
de articulos (hasta 1,5 puntos)
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Es requisito para acceder a adelanto de convocatoria de esta asignatura que el estudiante haya cursado la
totalidad de sus préacticas.

Laasistenciaalas préacticas serd obligatoria.

Se recuerda alos alumnos laimportancia de realizar las encuestas de evaluacion atodo el profesorado de
las asignaturas del grado.

REFERENCIAS

Basicas

- A guide to human gene therapy. Eds R.W. Herzog, S Zolotukhin. World Scientific Publishing Co. 2010

- Gene Transfer, Gene Therapy and Genetic Pharmacology. Ed. D Scherman. Imperial College Press
2014

- Advances in genetics. Non viral vectors for gene therapy. Physical methods and medical translation.
Ed. L. Huang, D. Liu, E.Wagner. Elsevier Academic Press 2015

- CRISPR 101. Ed. Addgene 2021 www.addgene.org

- Antisense RNA design, delivery and analysis. Eds. V. Aarechavala-Gomez, A. Garanto. Humana
Press 2022

- Oligonucleotide, Therapy, and Applications. Ed. S.F. Alifio and L. Sendra. IJIMS. MDPI 2022 ISBN 978-
3-0365- https://www.mdpi.com/books/pdfview/book/4951

Complementarias

- Recursos-e Salut: ClilnicaKey Sudent. Elsevier (Scopus, ScienceDirect).
uv-es.libguides.com/RecursosSalut/BibliotecaSalut

- En el comienzo de curso se suministrara informacion o documentacion actualizada (revisiones o
articulos) sobre las diferentes partes de la asignatura.
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