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La distrofia muscular de Duchenne es la enfermedad neuromuscular mas habitual en
nifios. Esta causada por mutaciones en el gen DMD que impiden la produccion de la
proteina distrofina. El déficit de esta proteina hace que se pierda masa muscular y esta
pérdida provoca debilidad y muerte prematura.

Hasta hace muy poco, los farmacos presentes en el arsenal terapéutico solo podian
intentar paliar las consecuencias de ese déficit de distrofina, pero ensayos recientes con
terapia antisentido han demostrado que es posible reponer distrofina en el musculo de
pacientes de DMD, lo cual abre las puertas a un posible tratamiento curativo en el futuro.
En menos de una década se ha pasado de los primeros experimentos a los ensayos
clinicos y la distrofia muscular de Duchenne es el espejo en el que se miran muchas otras
enfermedades neuromusculares, pero todavia queda camino por recorrer. En esta charla
describiremos el camino ya recorrido y los obstaculos que aun quedan por solventar.
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