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Desenvolupament de nanomedicines
per a la terapia de substitucié enzimatica
en la malaltia de Fabry
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Quin era l'objectiu del projecte?
Desenvolupar un nou sistema d'alliberament farmacologic dirigit per millorar
I'eficacia terapeutica de l'actual terapia enzimatica substitutiva per a la malaltia de

Fabry, produida per acumulaci6 de diposits lipidics de Gb3 lisosomals.

Queé han descobert?

Hem desenvolupat un nou nanoconjugat terapéutic basat en vesicules lipidiques
unilamel-lars que transporten I'enzim defectiu de la malaltia de Fabry, anomenat
alfa-galactosidasa, preferentment al lisosoma de cel-lules endotelials per mitja d'un

sistema de direccionament especific contra receptors de membrana endotelial.



Quina aplicacié practica tindra aquest resultat?

Aquest nanoconjugat permet reintroduir I'enzim defectiu al lisosoma cel-lular, que
és on ha de desenvolupar la seva activitat, preferentment en cél-lules endotelials, i
aixi augmentar l'eficacia dels actuals tractaments enzimatics substitutius de la

malaltia de Fabry i millorar I'evolucié de la malaltia i la seva morbimortalitat.



