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PRESENTACION

Presentacion:

En esta asignatura se explicaran los fundamentos de la terapia génica y sus principales
aplicaciones clinicas. La terapia génica se basa en la trasferencia de material genético (ADN o
ARN) a las células de un paciente para curar una enfermedad. Durante el curso se abordaran en
detalle los fundamentos de la terapia génica, asi como las herramientas necesarias para llevarla
a cabo, con especial énfasis en los principales tipos de vectores empleados para transferir
genes, asi como en las herramientas moleculares que permiten corregir o modificar la
informacion genética. Una parte importante de la asignatura estara dedicada a las aplicaciones
clinicas de la terapia génica en un rango de enfermedades que van desde enfermedades
monogeénicas hereditarias, enfermedades infecciosas, enfermedades neurodegenerativas o
céncer, entre otras. En una Ultima parte se abordaran también aspectos regulatorios y éticos de
la terapia génica.

Profesores:

Dr. Cristian Smerdou, Programa de Terapia Génica y Regulacion de la Expresion Génica , CIMA.
(Profesor responsable, csmerdou@unav.es).

Dr. Rubén Hernandez, Programa de Terapia Génica y Regulacidn de la Expresion Génica , CIMA.
Dr. Antonio Fontanellas, Programa de Hepatologia, CIMA.

Dr. Juan R. Rodriguez Madoz, Programa de Terapia Celular, CIMA.

Resultados de aprendizaje (competencias)

Competencias bésicas

e CB6: Poseer y comprender conocimientos que aporten una base u oportunidad de
ser originales en el desarrollo y/o aplicacion de ideas, a menudo en un contexto de
investigacion.

e CB7: Que los estudiantes sepan aplicar los conocimientos adquiridos y su capacidad
de resolucion de problemas en entornos nuevos o poco conocidos dentro de
contextos mas amplios (o multidisciplinares) relacionados con su area de estudio.

e CB8: Que los estudiantes sean capaces de integrar conocimientos y enfrentarse a la
complejidad de formular juicios a partir de una informacion que, siendo incompleta o
limitada, incluya reflexiones sobre las responsabilidades sociales y éticas vinculadas
a la aplicacion de sus conocimientos y juicios.

e CB9: Que los estudiantes sepan comunicar sus conclusiones —y los conocimientos y
razones Ultimas que las sustentan— a publicos especializados y no especializados
de un modo claro y sin ambigiiedades.

e CB10: Que los estudiantes posean las habilidades de aprendizaje que les permitan
continuar estudiando de un modo que habra de ser en gran medida autodirigido o
auténomo.

Competencias generales

* CG1: Abordar un reto biomédico en profundidad, desde distintos puntos de vista, identificando
el estado de la ciencia actual.

* CG2: Identificar una cuestion o hipétesis significativa sobre un tema o problema biomédico y
plantear los pasos que habria que dar para resolver dicha cuestion.
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* CG4: Saber seleccionar y utilizar las técnicas adecuadas para desarrollar de manera eficaz y
precisa un trabajo de investigacion en biomedicina.

« CG6: Poseer capacidad critica, tanto en la lectura de la literatura cientifica biomédica, como en
la interpretacion de los resultados experimentales.

* CG7: Comunicar de manera oral y con soltura, tanto en espafiol como en inglés, un tema o
datos de investigacion biomédica teniendo en cuenta el auditorio al que va dirigida la
presentacion.

* CG8: Redactar de manera correcta, precisa y con una buena estructura del texto distintos tipos
de trabajos de investigacion en biomedicina.

Competencias de la especialidad

« CEEL: Tener una visién general sobre cudles son los distintos tipos de medicamentos de
terapias avanzadas basados en genes, células o tejidos y su diferente origen.

» CEE2: Conocer las bases moleculares y celulares de las terapias avanzadas, asi como las
herramientas y técnicas utilizadas en este tipo de investigacion.

« CEE3: Conocer el estado de la ciencia en la aplicacion de las terapias avanzadas a problemas
clinicos actuales, asi como las limitaciones y los retos que presentan.

« CEE5: Entender el objeto de la utilizacién de la terapia génica como medicamento y sus
posibles mecanismos de accién.

» CEES8: Integrar los distintos niveles de conocimiento para entender cémo se genera un
medicamento de terapia avanzada, desde la investigacion basica a la clinica.

PROGRAMA DE LA ASIGNATURA

TERAPIA GENICA Y APLICACIONES CLINICAS.
2025-2026

LAS CLASES Y EXAMEN SERAN EN EL AULA 31 (EDIFICIO BIBLIOTECAS) SALVO LAS
CLASES DEL DIA 29/10 (AULA 30)

17 octubre (viernes)

- 11:00-12:00. Clase 1. Introduccién y principios basicos de la Terapia Génica: bases
moleculares y estrategias generales. Dr. Cristian Smerdou.

- 12:00-13:00. Clase 2. Pequefias moléculas (oligonucleétidos antisentido, ribozimas, siRNAS,
decoys). Dr. Antonio Fontanellas.

29 octubre (miércoles) Aula 30

- 15:00-16:00. Clase 3. Estrategias de correccion génica y estabilidad de la expresién I. Dr. Juan
R. Rodriguez Madoz

- 16:00-17:00. Clase 4. Estrategias de correccion génica y estabilidad de la expresion Il. Dr. Juan
R. Rodriguez Madoz
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3 noviembre (lunes)

- 11:00-12:00. Clase 5. Taller de disefio de estrategias de edicion génica con CRISPR/Cas. Dr.
Juan R. Rodriguez Madoz

- 12:00-13:00. Clase 6. Estrategias de “targeting” en Terapia Génica. Dr. Rubén Hernandez
Alcoceba.

5 noviembre (miércoles)

- 11:00-12:00. Clase 7. Vectores no virales. Dr. Antonio Fontanellas
- 12:00-13:00. Clase 8. Vectores de retrovirus y lentivirus. Dr. Antonio Fontanellas

7 noviembre (viernes)

- 11:00-12:00. Clase 9. Vectores de virus adeno-asociados (AAV). Dr. Cristian Smerdou
- 12:00-13:00. Clase 10. Vectores basados en virus de ARN. Dr. Cristian Smerdou

10 noviembre (lunes)

- 11:00-12:00. Clase 11. Vectores virales basados en adenovirus. Dr. Rubén Hernandez
Alcoceba.

- 12:00-13:00. Clase 12. Taller de construccién de vectores de AAV y de RNA. Rubén Hernandez
Alcoceba y Cristian Smerdou

12 noviembre (miércoles)

-11:00-12:00. Clase 13. Terapia génica de enfermedades genéticas |: inmunodeficiencias y
talasemias. Dr. Antonio Fontanellas

- 12:00-13:00. Clase 14. Terapia génica de enfermedades genéticas IlI: enfermedades
metabdlicas, terapia génica in Gtero y neonatal. Dr. Antonio Fontanellas

14 noviembre (viernes)

- 9:00-10:00. Clase 15. Terapia génica de enfermedades neuroldgicas. Dr. Rubén Hernandez
Alcoceba.

- 10:00-11:00. Clase 16. Terapia génica del cancer: inmunoterapia. Dr. Cristian Smerdou. Dr.
Cristian Smerdou.

17 noviembre (lunes)

- 9:00-10:00. Clase 17. Terapia génica de enfermedades genéticas Ill: hemofilia y distrofias
musculares. Dr. Juan R. Rodriguez Madoz.

- 10:00-11:00. Clase 18. Terapia génica de enfermedades genéticas IV: enfermedades oculares.
Dr. Juan R. Rodriguez Madoz.

19 noviembre (miércoles)

- 9:00-10:00. Clase 19. Terapia génica del cancer: virus oncoliticos y modificaciéon de la biologia
tumoral. Dr. Cristian Smerdou.

- 10:00-11:00. Clase 20. Desarrollo y comercializacién de vectores para aplicaciones clinicas
/regulacion Europea. Aspectos éticos. Dr. Cristian Smerdou
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21 noviembre (viernes)

- 9:00-10:00. Clase 21. Ejercicio practico en grupo: desarrollo de una estrategia de terapia génica
para una enfermedad concreta. Profesores: Dr. Cristian Smerdou, Dr. Rubén Hernandez
Alcoceba, Dr. Antonio Fontanellas y Dr. Juan R. Rodriguez Madoz.

- 10:00-11:00. Clase 22. Exposicion de la estrategia desarrollada por cada grupo. Profesores: Dr.
Cristian Smerdou, Dr. Rubén Hernandez Alcoceba, Dr. Antonio Fontanellas y Dr. Juan R.
Rodriguez Madoz.

EXAMEN: viernes 5 de DICIEMBRE (9h a 11h)

Examen, prueba escrita: sera un examen mixto en el que habra una parte de preguntas tipo test
(75% de la nota del examen) y un tema corto a desarrollar (25% de la nota del examen). La nota
del examen sera el 90% de la nota final.

ACTIVIDADES FORMATIVAS

1. Actividades presenciales (1,04 ECTS, 26 h)

e Clases tedricas (0,8 ECTS, 20 h)
¢ Clases practicas (0,08 ECTS, 2 h)

Se trata de un ejercicio practico en grupo (3-4 alumnos/grupo). Durante la primera clase cada
grupo desarrollara una estrategia de terapia génica para una enfermedad concreta diferente. La
enfermedad serd asignada al principio de la clase y los alumnos discutirAn sobre que tipo de
estrategia seria la mejor. Los alumnos podran preguntar a los profesores durante el ejercicio. En
la segunda hora un representante de cada grupo expondréa al resto de los alumnos la estrategia
desarrollada (en castellano o inglés).

e Tutorias (0,08 ECTS, 2 h)
e Sesion de evaluacion o examen (0,08 ECTS, 2 h)

2. Actividades no presenciales (1,96 ECTS, 49 h)

¢ Trabajo autbnomo del alumno (1,96 ECTS, 49h)

EVALUACION

CONVOCATORIA ORDINARIA
Evaluacion

- Presencialidad activa: 10% de la nota final (se valorara la participacién en clase, y muy
especialmente la participacién en el ejercicio practico).

- Examen, prueba escrita: sera un examen mixto en el que habra una parte de preguntas tipo test
(75% de la nota del examen) y un tema muy breve a desarrollar (25% de la nota del examen). La
nota del examen seréa el 90% de la nota final.

EXAMEN: 5 de diciembre de 2025 de 9:00 a 11:00 horas

HORARIOS DE ATENCION

Horarios de atencion al alumno

Contactar por email con el profesor con el que se quiera consultar para concertar cita

- Dr. Cristian Smerdou (csmerdou@unav.es).
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- Dr. Rubén Hernandez (rubenh@unav.es)
- Dr. Antonio Fontanellas (afontanellas@unav.es)

- Dr. Juan R. Rodriguez Madoz (jrrodriguez@unav.es)
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