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Terapia génica y enfermedades raras.

La enfermedad de Wilson, causada por una alteracion genética, provoca un almacenamiento
de Cobre en tejidos como el hepatico de modo anémalo.

Es una de las enfermedades raras que precisan investigacién en farmacos huérfanos.

El CIMA de la Universidad de Navarra ha desarrollado en un modelo préclinico una terapia
génica que sustituye el ADN alterado en las células adultas.

Recientemente, se ha firmado un acuerdo para el desarrollo del farmaco por Pfizer.
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