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Nuevo compuesto natural para el tratamiento de
la talasemia y la anemia sideroblastica

Se ha desarrollado un nuevo enfoque terapéutico basado en el sulforafano, un
compuesto natural derivado de vegetales como el brécoli, para inhibir el
inflamasoma NLRP1, un activador clave de la inflamacion y la piroptosis. Al
bloquear esta via, el sulforafano restaura la eritropoyesis en células obtenidas de
pacientes. Esta tecnologia muestra un gran potencial para la prevencion y el
tratamiento de la talasemia y la anemia sideroblastica.
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Figura. Resumen del protocolo experimental
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% La necesidad del mercado

Trastornos como la talasemia y la anemia sideroblastica se deben a alteraciones en la eritropoyesis,
el proceso responsable de la produccién de gldbulos rojos, lo que conduce a anemia cronica y un
transporte de oxigeno deficiente. En estas enfermedades, la desregulacién del metabolismo del
hierro o de la sintesis de globina provoca una eritropoyesis ineficaz y la acumulacién de precursores
eritroides anormales. Los tratamientos actuales —como las transfusiones, la quelacion, el trasplante
de médula 6sea y la terapia génica— suelen ser invasivos, costosos y de dificil acceso. A pesar de los
avances recientes, siguen siendo enfermedades raras con opciones terapéuticas limitadas. Existe una
clara necesidad de tratamientos mas seguros, rentables y que resulten mas cémodos y menos
invasivos para los pacientes.

EE La solucion del IMIB

La tecnologia propuesta se basa en el sulforafano, un compuesto natural que inhibe el inflamasoma
NLRP1, un complejo proteico clave implicado en la activacion de la inflamacion y la piroptosis. En
estudios ex vivo con células primarias de pacientes con talasemia y anemia sideroblastica, el
sulforafano logrd restaurar la eritropoyesis y mejorar la produccion de glébulos rojos. Estos
resultados respaldan su potencial como agente terapéutico para el tratamiento y la prevencion de
estos trastornos hematoldgicos.

Ventajas competitivas

* Inhibicion del inflamasoma NLRP1, que ofrece una mayor eficacia en la modulacion de la
inflamacion y la restauracion de la eritropoyesis en comparacion con las terapias
actuales.

Menor necesidad de transfusiones de sangre y quelacion de hierro, lo que reduce los
efectos secundarios y mejora la calidad de vida del paciente.

Compuesto natural, ya aprobado por la FDA y la EMA para otras indicaciones, con
potencial de administracién por distintas vias, lo que facilita su formulacién y uso clinico.

Alternativa terapéutica mas rentable para enfermedades raras con opciones de
tratamiento actualmente limitadas.
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