De la realidad
al ciney del
cineala
biotecnologia

Elena Schroadinger Jiménez Gallardo
y Ricardo Martin Castro Acosta

Resumen

La pandemia de COVID-19 acerco la
biotecnologia al publico en general, mos-
trando su papel crucial en el desarrollo de
vacunas y tratamientos innovadores. Sin
embargo, su impacto va mucho mas alla
de esta crisis sanitaria. La pelicula Extraor-
dinary Measures relata la historia real de
John Crowley, quien, tras el diagndstico de
la enfermedad de Pompe en dos de sus hi-
jos, impulso el desarrollo de una terapia de
reemplazo enzimatico. Gracias a la produc-
cion biotecnoldgica de la enzima alfa-glu-
cosidasa en cultivos celulares, fue posible
ofrecer un tratamiento que cambi¢ el pro-
nostico de esta enfermedad genética rara.
El proceso implicé investigacion, ensayos




preclinicos y fases clinicas rigurosas. Esta
historia demuestra que la biotecnologia no
solo es una ciencia avanzada, sino también
una herramienta concreta de esperanza y
transformacion social.

La industria farmacéutica -todo aquello
que trabaja con moléculas de sintesis, ex-
tractos, compuestos quimicos- y su hermana
mas joven, la industria biofarmacéutica, han
sido pilares fundamentales en la historia de
la humanidad. Aligual que la alimentacidny
la energia, que forman parte de lo que sostie-
ne literalmente nuestra vida. Sin embargo,
seamos honestos: muchos no dimensiona-
mos su impacto real hasta que llegé la pan-
demia de COVID-19.

No hablo por todos, desde luego. Quie-
nes ya estabamos involucrados conociamos
el alcance de la cienciay la versatilidad de es-
tas herramientas. Pero para millones de per-
sonas, aquel fue el primer contacto cercano
con términos como “ARN mensajero”, “anti-
cuerpos monoclonales” o “vacunas recombi-
nantes”. De pronto, la biotecnologia dejé de
ser un concepto lejano para convertirse en

una palabra cotidiana.

Aunque la industria farmacéutica tra-
dicional ya ocupaba un lugar en el imagina-
rio colectivo, la biotecnologia seguia siendo,
para muchos, una desconocida. Hoy, incluso
en paises como México, suele generar temor
y confusidon — incluso dentro del propio sec-
tor salud — por considerarse “demasiado
compleja”. Sin embargo, ese halo misterioso
forma parte de su belleza. Dejaremos la com-
plejidad técnica para otra ocasion, en este

texto queremos abrir una ventana accesible
a su impacto humano, a través de una his-
toria que combina ciencia, emprendimiento,
familia y esperanza.

EL COVID-19 puso a la biotecnologia en
el centro de la conversacidn global. Noticie-
ros, periodicos, redes sociales dieron espa-
cio a cientificas y cientificos para explicar,
con claridad y urgencia, qué es y qué logra la
biotecnologia. ¢Qué estamos haciendo con
ella? ¢Cuando estaran listas las vacunas?
¢Qué tan efectivas seran?

La pandemia desperté una curiosidad
colectiva por esta disciplina, pero eso apenas
fue la superficie de algo mas profundo. Pero,
hay que decirlo: eso fue apenas la punta del
iceberg. Podriamos hablar extensamente
sobre vacunas, pero hoy queremos recorrer
otro camino: una historia real que no solo
une ciencia e innovacion, sino también es-
peranza, amor y lucha. Un caso real que lle-
g0 hasta la pantalla grande con una fuerza
conmovedora -y ojala algunos de ustedes ya
la hayan visto; si no, aqui se la contamos. Se
trata de Extraordinary Measures (Medidas
extraordinarias).

Basada en hechos reales, Extraordinary
Measures (2010), protagonizada por Bren-
dan Fraser y Harrison Ford, narra cémo la
vida de John Crowley, un ejecutivo farmacéu-
tico, da un giro radical cuando dos de sus tres
hijos son diagnosticados con la enfermedad
de Pompe. Esta condicion genética, extrema-
damente rara, afecta principalmente a los
musculos y al corazon, debilitandolos de for-
ma progresiva hasta que dejan de funcionar.
Sin tratamiento, puede ser mortal.



Aunque durante anos se penso que
afectaba a 1 de cada 40,000 nacimientos,
estudios recientes muestran que su preva-
lencia real podria ser mucho mayor: aproxi-
madamente 1 de cada 18,711 nacimientos en
el mundo, es decir, unos 5.3 casos por cada
100,000 personas (Colburn y Lapidus, 2024).

En ese momento (hablamos de prin-
cipios de la década de los 2000, especifica-
mente entre 2003 y 2005) no existia un tra-
tamiento eficaz para cambiar el curso de la
enfermedad de Pompe. Los médicos solo
podian ofrecer cuidados paliativos: fisiote-
rapia, soporte respiratorio, y nutricion espe-
cializada. Estas medidas ayudaron a mejorar
la calidad de vida, pero no podian detener la
progresion ni evitar el desenlace fatal de la
enfermedad.

John Crowley, al enfrentarse al diag-
nostico de sus dos hijos menores, Megan y
Patrick, ambos con la forma infantil severa
de la enfermedad, decidio dejar su trabajoy
fundar una empresa biotecnoldgica. Su ob-
jetivo era claro: acelerar el desarrollo de un
tratamiento que les salvara la vida. Fue asi
como se alio con el Dr. Robert Stonehill -per-
sonaje ficticio basado en el cientifico William
Canfield-, quien llevaba afos investigando
la enzima alfa-glucosidasa, la misma que el
cuerpo necesita para degradar el glucégeno.
En pacientes con Pompe, esta enzima es de-
ficiente o no funcional, lo que provoca una
acumulacion toxica de glucégeno en los te-

jidos, especialmente en el musculo y el co-
razon. Esa acumulacion progresiva es la que
causa dano severo y, eventualmente, la falla
de multiples 6rganos.

Gracias a la biotecnologia, fue posible
producir esa enzima en células CHO (Chinese
Namster Ovary, por sus siglas en inglés), au-
ténticos “caballitos de batalla” de la indus-
tria biotecnoldgica, junto con otras lineas
celulares como HEK o NSO. Una vez purifica-
da, la enzima podia administrarse a los pa-
cientes como tratamiento. Este enfoque se
conoce como terapia de reemplazo enzima-
tico (ERT, por sus siglas en inglés).

Y es importante decirlo: no era una ver-
sion artificial, sino la misma enzima natural,
biolégicamente idéntica a la humana, fabri-
cada con precisidon y bajo estrictos estanda-
res en el laboratorio. Aunque esta estrategia
terapéutica era muy prometedora, el camino
estaba lejos de ser sencillo. Antes de que pu-
diera utilizarse en humanos, debia probarse
en estudios rigurosos que confirmaron dos
cosas: que funcionaba y que era segura. Asi
comenzo un largo y estructurado proceso de
desarrollo preclinico y clinico que marcaria
un antesy un después en la historia de la me-
dicina biotecnolégica.

Antes de decirles como proseguia la
historia, primero tenemos que contarles
como es que una molécula biotecnolégica
se convierte en un medicamento aprobado,



y para ello se requiere un proceso riguroso
que puede durar entre 10 y 15 afios —a ve-
ces puede durar menos, pero depende de
muchas cuestiones— y puede costar muchos
millones de dolares —incluso miles de millo-
nes de délares—.

Etapas clave del desarrollo:

1. Investigacion y descubrimiento:
Identificacion de la molécula —en
el caso de la pelicula, la enzima alfa
glucosidasa, GAA— y desarrollo del
sistema de produccién de cultivos
celulares

2. Desarrollo preclinico: en donde bus-
camos demostrar que el producto va
a ser seguro y no toxico para ser usa-
do en humanos -se realizan pruebas
in vitro y en modelos animales (rato-
nes modificados para imitar Pompe,
incluso perros o primates), que eva-
ldan seguridad, toxicidad, metabo-
lismo y eficacia en funcion muscular-

3. Ensayos clinicos humanos (Kandi y
Vadakedath, 2023):

« Fase 0: microdosis (dosis muy muy
pequeiitas) en 10-15 voluntarios
para ver comportamiento sin efica-
cia terapéutica.

« Fase I: 20-100 personas sanas o, en
ciertos casos, pacientes, para estu-
diar la seguridad y la dosificacion.

« Fase Il: 100-300 pacientes con la en-
fermedad; se evaluan la eficacia ini-
cialy los efectos adversos.

« Faselll: de cientos a miles de pacien-
tes (500-3,000+), se compara con
tratamientos existentes o placebo,
se demuestra eficacia y se monito-
rean efectos raros.

« Fase IV (poscomercializacion): vigi-
lancia de seguridad a largo plazo en
la poblacion general.

Lo que vivieron Crowley y Stonehill no
fue solo una historia de ciencia; fue una his-
toria de amor desesperado, coraje inque-
brantable y fe contra la adversidad. Cuando
la muerte acechaba a sus hijos, lo arriesga-
ron todo: tiempo, dinero, estabilidad, repu-
tacion. Y no se detuvieron. Lo que comenzoé
como una lucha personal termind por con-
vertirse en una esperanza global.

Porque la biotecnologia no es solo tu-
bos de ensayo, proteinasy genes. Es también
una madre sosteniendo la mano de su hija
que por fin respira sin ayuda. Es un nifio que
puede levantarse y caminar. Es una familia
que vuelve a hacer planes. Que vuelve a so-
Aar.

En cada dosis de alglucosidasa alfa —el
principio activo de Myozymey Lumizyme— se
concentra el trabajo de cientos de cientifi-
cos, reguladores, clinicos, fabricantes, cui-
dadores y donantes. Hay afnos de ensayo y
error, decisiones dificiles, noches sin dormir.
Hay fracasos, ajustes, reintentos. Y hay vidas
salvadas.



Extraordinary Measures nos recuerda
que la biotecnologia no es solo ciencia de
frontera. Es, ante todo, esperanza aplicada.
Una prueba de que lo imposible puede alcan-
zarse cuando la ciencia se encuentra con la
voluntad. Con humanidad.

Gracias a esa enzima recombinante, ni-
nos con la forma infantil de Pompe —que an-
tes no superaban los dos anos de vida— hoy
asisten a la escuela, aprenden a leer, respi-
ran sin asistencia y celebran cumpleanos que
antes nunca habrian llegado (World Pompe
Organization, 2006).
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