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Qué es la FQ?

La Fibrosis Quistica (FQ) es una enfermedad genética-hereditaria que afecta principalmente a los
pulmones y al sistema digestivo. En los pulmones, en los que los efectos de la enfermedad son
mas devastadores, la FQ causa graves problemas respiratorios. En el tracto digestivo, las
consecuencias de la FQ dificultan la absorcion de los nutrientes durante la digestion. El defecto
genético de la FQ se traduce en una alteracion en el intercambio hidroelectrolitico de las glandulas
de secrecion exocrina. Este hecho da lugar a la aparicion de secreciones anormalmente viscosas
con estancamiento y obstruccion de los conductos (canales glandulares) del pulmoén, del pancreas,
de los hepato-biliares, de las glandulas sudoriparas y del aparato reproductor en el varén. Un
diagnostico precoz puede mejorar la calidad de vida y prolongar la esperanza de los pacientes.
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Les mateixes ganes del primer dia

El 18 de juny de 1988 es va constituir
I’Associacié Catalana de Fibrosi Quistica.
Aquest any hem complert trenta cinc anys
d’existéncia.

Durant aquests anys hem aconseguit grans
assoliments, tant en la recerca com en la millo-
ra dels tractaments. Sobretot en aquests ultims
anys, tot ha millorat i la vida dels nostres fills i
filles també. Perd encara tenim grans reptes
per endavant, com sén, mantenir tot el que
hem aconseguit per no retrocedir ni una petja-
da i curar la Fibrosi Quistica.

Per aquest motiu, hem de continuar cami-
nant tots junts, més units i més forts que mai.
Hem de continuar participant activament en
I'associacid per continuar protegint els drets
col-lectius que s'han obtingut en aquests 35
anys.

Estem caminant en el bon cami, pero per
evitar perdre el que tant ens ha costat, hem de
continuar donant suport a les unitats de refe-
réncia de Fibrosi Quistica a Catalunya i a la
investigacio. La recerca ens ajudara a millorar
més els tractaments, accedir a tractaments
moduladors pel 30% dels pacients que encara
no es poden beneficiar d'ells, i obtenir I'an-
helada curacié de la malaltia.

L'Associacié Catalana de Fibrosi Quistica,
conjuntament amb la Federacié Espanyola de
Fibrosi Quistica i la resta d'associacions que la
formem, ha estat clau en tot aquest procés.
L'hem de mantenir forta i hem d'aportar el mi-
llor de cadascd.

Continuem apostant per la investigacid
basica i clinica. La cerca de noves alternatives,
que continuin ajudant a trobar solucions per
resoldre aspectes de la malaltia tan importants
com sén |'abordatge de les infeccions croni-
ques o la millora dels tractaments immunosu-
pressors per les persones trasplantades. Hem
de continuar generant bones noticies pel
col-lectiu de Fibrosi Quistica.

L'Associacié Catalana de Fibrosi Quistica,
des de l'any 1988, ha impulsat la investigacio
en Fibrosi Quistica. Cada any aportem gran

part dels nostres recursos economics propis a
aquesta tasca. Després de 35 anys continuem
apostant per la investigacio, ja que gracies a
ella hem vist i comprovat com I'evolucié de la
malaltia ha canviat. Les persones amb Fibrosi

Quistica tenen una millor perspectiva de la
seva malaltia, un millor abordatge del tracta-
ment i, per tant, una millor qualitat i esperanca
de vida.

Com a collectiu continuarem impulsant la
investigacio. En ella esta la clau per aconseguir
la curacio.

L'Associacié és l'eina fonamental per
obtenir més assoliments i la participacié activa
dels associats i associades és la font de la nos-
tra forca. Aixi que us animem a continuar
estant al costat de |'associaci6 i augmentar el
teixit associatiu. Com més socis i socies
siguem, més podrem ajudar a la investigacid i
a les unitats de referencia.

Afrontem aquests anys amb il-lusid i espe-
ranca, amb nou reptes pero amb les mateixes
ganes de continuar lluitant contra la Fibrosi
Quistica com el primer dia. Continuem la lluita!
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A veporitatge

Una terapia alternativa que salva
vidas: el coctel de fagos como
complemento antibidtico

En el intenso combate que los médicos libran contra las infecciones
bacterianas hay un ambito especialmente oportuno que es la terapia con
fagos. Se trata, en esencia de la utilizacién de virus bacteriéfagos, esto
es, con una enorme capacidad litica sobre algunas bacterias infecciosas,
que pueden llegar a eliminar las nefastas consecuencias de su actividad
sobre el organismo humano. Lo que se conocen como «fagos», esos virus
que combaten bacterias, se descubrieron a principios del siglo XX, de
modo que un microbidlogo francés del Instituto Pasteur de Paris, Félix
d'Herelle, practicé con éxito la fagoterapia hacia 1917, inaugurando un
nuevo mecanismo de combate contra la infeccién bacteriana que preveia
considerables éxitos. Todo eso cambié radicalmente en 1928 cuando los
trabajos del Dr Fleming con la penicilina abrieron los extraordinarios
avances de los antibiéticos que tantas muertes por infeccion han evitado
a lo largo de los afos.

Sin embargo, todo logro tiene a su vez su aspecto negativo. En este
caso, el abuso de los antibiéticos a lo largo de los afos, ha provocado
Ic:epas resistentes de bacterias y la terapia por fagos ha resucitado de su

etargo.

Una imagen del 12Sysbio-
CSIC-UV, organismo
especializado en investigacién
con fagos, donde se observan
diversas muestras de virus
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Y no han sido solo los abusos de los antibiéticos. Para algunos
pacientes especialmente sensibles a la infeccion bacteriana, como muchos
de los afectados por FQ, la terapia por fagos esta abriendo nuevas

expectativas, permite afrontar con éxito la reinfeccion y

los enormes

problemas derivados, y garantiza la estabilidad de la enfermedad. En
algunos casos, supone la salvacién frente a un diagnéstico pesimista. Es el
caso de Anna Yuste, paciente de FQ, a quien el tratamiento con fagos de
la mano de su neuméloga, la Dra Berastegui, le salvé literalmente la vida.
Este es el testimonio, a cuatro manos, de su experiencia.

Anna, cuéntanos tu caso...

A los 14 meses me diagnosticaron la enfermedad,
pero como no era excesivamente grave y me contro-
laban de cerca, mi vida fue bastante normal hasta mas
o menos los 16 anos. En esa época me detectaron una
bacteria —ademas de la Pseudomonas que es la mas
comun- que me provocd considerables infecciones y
que afectdé notablemente a mi capacidad pulmonar.
Tuve tratamientos endovenosos muy fuertes y fre-
cuentes, y esa bacteria acabd desapareciendo pero,
en su lugar, aparecié la Mycobacterium abscessus, de
la misma familia que la anterior pero mucho mas agre-
siva. Me fueron dando una mezcla de tratamientos
endovenosos y orales pero yo cada vez estaba peor,
tuve que dejar de trabajr, estaba muy débil y perdia
peso, y terminé con oxigeno las 24 horas del dia. Esto
era a mediados del 2019, y un dia la Dra Berastegui,
que era mi neumdloga en la Vall d'Hebron, me hablé
de la terapia por fagos, sefaldndome que era una
posibilidad pero que no era una solucién infalible. Yo
ya habia oido hablar de los fagos, pero me lo habia
tomado como una posibilidad futurista, no como algo
que podia repercutir sobre mi salud.

Pero tu seguias empeorando.

Si, si, yo iba aguantando como podia pero la pers-
pectiva del trasplante pulmonar ya era evidente del
todo, con el agravante de que, mientras tuviera la pre-
sencia de esa bacteria, habia un enorme problema de
reinfeccion tras el trasplante y el prondstico era muy
negativo. En noviembre de 2019 mi cuerpo, que ya
llevaba mucho tiempo en crisis, dijo basta y me ingre-
saron en la UCI. Estaba totalmente al limite hasta el
punto de que el comité de trasplantes del hospital me
puso en prioridad 0. Me trasplantaron en un par de
dias, estuve cinco dias en la UCI, un mes en plantay a
casa en diciembre del 2019. Todo muy rapido y muy
bien.

Mientras tanto, Anna, la estrategia fagos
seguia su curso...

Correcto. Yo no estaba para que me dijeran nada
pero la Dra Berastegui estaba encima del tema. Y en
eso llego la Covid. Para mi perfecto porque yo, que
vivia con una companera y mi hermana en un piso,
volvi a casa de mis padres durante la convalescencia y
estuve permanentemente aislada y cuidada, y me
rehice casi totalmente. Hasta el punto de que cuando
me vi con fuerzas, volvi a mi casa con las personas que
compartia piso y, justo el mismo dia que hicimos una
fiesta para celebrar la vuelta a la normalidad, llamé la
Dra Berastegui para decirme que tenia preparado un
céctel de fagos que teniamos que probar.

Porque, aunque con pulmones nuevos, la bacte-
ria seguia en tu cuerpo...

Efectivamente. La bacteria coloniza los pulmones,
pero la trdquea, las fosas nasales, tu cuerpo sigue
manteniendo su presencia aunque, si tus pulmones
son nuevos Y tu te encuentras bien, la bacteria tarda
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en actuar. Pero estd ahi, y el peligro estriba en que con
la inmunosupresién para evitar el rechace del nuevo
organo, se lo pongas muy facil para volver a infectar.
Asi que me llamé la Dra Berastegui, me preguntd si
estaba dispuesta a probar la terapia, y en pocos dias
me ingresaron una semanita, para comprobar que
todo estaba bien y que se me podia aplicar el coctel.
Yo me puse en manos de la Dra Besategui con los ojos
cerrados y me hicieron el tratamiento endovenoso de
fagos, comprobando a su vez cémo iba reaccionando
mi cuerpo y sin tener mucha claridad sobre cuando iba
a acabar. Lo cierto es que yo, que ya me encontraba
muy bien, fui mejorando de manera progresiva y
mediante los tacs i los escaneres fuimos observando
que desaparecian sombras metabdlicas en los pul-
mones que podian referirse directamente a la fagote-
rapia.

Los fagos
consiguieron
eliminar de mi
cuerpo, totalmente,
la bacteria
infecciosa
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La investigadora del CSIC

Pilar Domingo-Calap y un
aspecto del laboratorio de
Valencia en el trabajo con fagos

Y esto, ;cuanto dura?

Pues esto dur6é unos 8 meses. Me iban haciendo
pruebas y se iba detectando la presencia de la bacteria
pero de forma muy latente, sin infeccién, pero alli esta-
ba. Hasta que unos ocho meses después, una broncos-
copia, por fin, dio negativo en abscessus. Y eso fue la
evidencia del éxito de la fagoterapia, de manera que
poco a poco fui dejando los antibiéticos (que nunca
habia dejado del todo para evitar sorpresas) y me
quedé exclusivamente con la medicacién indicada para
el trasplante.

Exito total, pues...

Bueno si, pero tal como explicé la Dra Berastegui,
las bacterias estan ahi y siempre pueden invadir nues-
tro organismo, hasta el punto de que si volvieran a
detectarmelas se podria volver a plantear la posibili-
dad de la terapia con fagos pero con una notable
salvedad y es que las bacterias presentan cepas distin-
tas e igual el céctel que me funciond en su momento
podria dejar de funcionar en una préxima ocasién. De
todos modos, en el hospital guardan el coctel que me
funciond, por si volviera a hacerme falta. Por eso, éxito
total, si, pero yo que soy muy realista, se que la fibrosis
quistica sigue presente en mi organismo y es impres-
cindible que me siga protegiendo y me siga medican-
do, aunque es evidente que la terapia de fagos ha
sido un milagro en mi caso. y, desde luego, representa
una esperanza para muchos afectados que se encuen-
tran con bacterias resistentes en su organismo.



La Dra Berastegui forma parte del equipo de trasplante pulmonar del
Hospital Valle de Hebron y fue la responsable directa de la fagoterapia
exitosa del caso de Anna Yuste. Su atenta lectura de un articulo de la
revista Nature, la puso sobre la pista de un grupo de investigacion de la
Universidad de Pittsburgh (USA) dirigido por el biotecnélogo Graham
Hatfull donde se gestiona la biblioteca de fagos mas importante del
planeta. Y hasta alli viaj6 una muestra de la cepa de bacterias que estaba
colonizando los pulmones de Anna Yuste por si era posible conseguir una

mezcla de virus bacteriéfagos.

Con ella hemos querido también hablar para conocer de primera mano
los mecanismos que caracterizan esta nueva tecnologia terapéutica.

Dra Berastegui, lo primero que nos interesa
conocer es el modo cémo actuan esos virus sobre
los que se saben pocas cosas.

Bueno, cada vez se va a saber mas porque se ha
puesto de manifiesto su importancia terapéutica por
las infecciones resistentes a los antibidticos, ahora tan
en boga. Pero vayamos a cémo actuan. Por lo que
sabemos, esos virus tienen una capacidad litica sobre
algunas bacterias. Las matan directamente, es decir,
evitan su proliferaciéon en un medio favorable. Por
ejemplo, cuando nosotros disponemos de un ais-
lamiento de bacterias de las que infectan un organis-
mo, lo que hacemos es enviar un farmaco complejo
que sea capaz de evitar su proliferacion, que evite que
siga infectando porque eso provoca inflamacion de
tejidos y enfermedad. En los casos en que hemos uti-
lizado fagos, el caso por ejemplo de Anna Yuste, no
eliminamos por completo el suministro de antibidti-
cos, sino que la terapia de fagos tiene un efecto coad-
yuvante, complementario, que nos permite disminuir
el nimero de antibidticos suministrados y evitar los
perjuicios de la resistencia bacteriana. El problema
reside en la efectividad de los fagos, porque ni todos
los fagos tienen esa capacidad de evitar la prolife-
racién de todas las bacterias ni todas las bacteria son
sensibles a cualquier fago. Es decir, para que un fago
sea efectivo, debe poder matar una bacteria concreta
y a veces un solo fago es incapaz de hacerlo y requiere
del concurso de un conglomerado de fagos, lo que lla-
mamos un coctel de fagos eficaz para una cepa con-
creta de una bacteria especifica.

Y eso, concretamente, ;como se hace? ;cémo
se logra la efectividad de los fagos?

El mecanismo es bastante simple. Se trata de aislar
el patégeno, el germen que provoca la infeccidn,
mandarlo a un laboratorio del que luego hablaré, y

que ellos testen in vitro la combinacidon que consigue
disminuir el crecimiento de esa bacteria, que las colo-
nias disminuyan. Por eso es un mecanismo personali-
zado.

Entiendo la complejidad, pero ¢podra ser en el
futuro una alternativa viable a los antibi6ticos?

Es posible y de hecho se esté investigando mucho
en este sentido pero, hoy por hoy, la terapia con
fagos, que es muy buena, no puede usarse como
instrumento Unico contra la infeccién. Se trata en
definitiva de conseguir dos cosas. La primera que el
suministro de fagos no tenga ningun efecto secun-
dario y la segunda que sea auténticamente efectivo. Y
por eso digo que se esta trabajando con intensidad en
ambos terrenos. En Espafa hay una red muy potente,
la red Fagoma, que trabaja desde hace anos para
implementar el uso y la terapia de fagos como coad-
yuvante en el tratamiento y en el manejo de infec-
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Otra de las muestras de
virus bacteriofagos del
laboratorio de Valencia

ciones especialmente multiresistentes y sobre todo
para evitar resistencias en el futuro al tratamiento
antibidtico. Los tramites burocraticos para permitir su
uso, que dependen de la Agencia Espafola del
Medicamento estan en marcha. En Valencia hay, en
este sentido, un Instituto muy potente que maneja
una libreria de fagos, esa a la que me he referido
antes, a la que se puede acceder con relativa facilidad.

Usted tiene experiencia concreta con pacientes
de FQ. El caso de Anna Yuste que tratamos en este
mismo reportaje es buena muestra de ello. ;Cémo
fue esa experiencia?

Absolutamente positiva, sin duda. Conseguimos lo
que nos proponiamos que era, mediante un coctel
adecuado de fagos, eliminar un peligro inminente
sobre un organismo ya de por si muy afectado. La evi-
dencia abre muchas esperanzas en este sentido. En

- ]
El futuro de la
medicina tiende a
la terapia diana, al
origen del
problema y no solo
a los efectos
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nuestro equipo concreto, enviamos a Pittsburgh,
muestras de cinco pacientes concretos, dos con éxito,
uno el de Anna Yuste, y otros cinco con indicaciones
concretas de que no debiamos desesperar porque los
indicios de los aislamientos que enviamos, de las
muestras de cultivos, permitian creer que a medio/
largo plazo, los antibidticos suministrados iban a ter-
minar con las cepas de patégenos que pretendiamos
eliminar. Y hay que dar un mensaje tranquilizador en
este sentido porque, que no haya un céctel de fagos
para casos concretos, no indica que no vaya a haber
resultados a medio/largo plazo. Nosotros pedimos,
siempre que nos parece que hay una resistencia en los
cultivos muy grande, que nos encuentren un coctel
que funcione, pero ellos mismos nos indican que
aunque no haya céctel a la vista no quiere decir,
primero, que nunca lo vaya a haber y segundo, que
hay que tener paciencia porque en ocasiones lo que
parecia una resistencia absoluta se convierte en un
éxito a medio plazo. Y eso ha ocurrido con alguno de
esos cinco pacientes a los que me he referido.

Visto con ojos de profano. Los virus son tiles
porque terminan con las bacterias que infectan,
porque los antibiéticos empiezan a no ser (itiles
frente a ellas. ;| No seria mas facil trabajar sobre el
mecanismo que convierte a las bacterias en
resistentes ante los antibiéticos?

De algin modo también se estd trabajando en
esto. Hay algunos trabajos publicados donde es el
mismo organismo el que se encarga de luchar contra



los patégenos de forma que no tenga que actuar
ningun elemento externo. Pero esto esta todavia lejos
aunque el horizonte estad muy abierto. Y hay que tener
en cuenta para estas alternativas que lo normal es que
los patégenos aparezcan precisamente cuando hay
unas defensas escasas y que el eje de la cuestion esta
en que sea el propio organismo, ahora débil, el que
tenga que luchar contra esos patégenos que lo
invaden precisamente porque, al ser tan oportunistas,
buscan los mejores resquicios para infectar.

Hablando de la infeccién. Las bacterias mas
comunes en las infecciones en enfermos de FQ
¢actuan igual en todos los casos? ; afectan por igual
a todos los enfermos?

No, en medicina, dos y dos no siempre son cuatro.
Y en los casos de infeccién en los enfermos de FQ
donde hay bacterias recurrentes y muy bien conoci-
das, hay enormes diferencias. Depende de las cepas,
depende del estado general del individuo, depende
del grado de resistencia de la bacteria por el sumi-
nistro previo de antibiéticos. Depende de tantas cosas
que no hay una infeccién igual, ni un enfermo que
reaccione de la misma manera al suministro de farma-
Cos.

Y ¢por qué se abandoné, Dra, la investigacion
con fagos si podia ser previsible que los patégenos
reaccionaran contra los antibiéticos?

Bueno, dudo mucho que cuando salieron los
antibidticos alguien se imaginara que los patégenos
se iban a acostumbrar tanto a aquello que los intenta-
ba eliminar como para enfrentarse a ellos con éxito.
Pero todo ha ido evolucionando y en medicina
muchisimo. Los tratamientos, la esperanza de vida...
Es mucho mas facil tomarte una pastillita que hacer un
cultivo, aplicar un virus, esperar resultados... Aparte
de que en lugares donde el suministro de antibidticos
ha estado histéricamente restringido, la fagoterapia se
ha seguido utilizando durante muchos afos. En fin,
que estamos donde estamos no por casualidad y que
el avance no se ha detenido ni probablemente se va a
detener.

¢Estamos hablando ya de futuro? ;Esto es lo
previsible?

Claro, el futuro es una incégnita, pero tal como van
las cosas, en medicina el futuro se presenta en linea
con la personalizacion de los tratamientos en funcién
de las caracteristicas del individuo y de sus afecta-

ciones concretas. Es ir a lo que llamamos el nivel dia-
na, es decir un tratamiento para cada persona en base
a sus condiciones especificas y al origen del problema.
En FQ, por ejemplo, esto estd muy claro desde el
momento en que se pone en marcha la terapia génica.
Los enfermos de FQ que antes tenian infecciones
imparables y permanentes, ahora con los nuevos
tratamientos evitan la infeccidn sin intervenir directa-
mente contra las bacterias infecciosas. Hemos ido al
origen del problema y no solo a los efectos.

Muestras de laboratorio de
bacteriofagos pertenecientes a
ensayos del 12Sysbio-CSIC-UV
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C pvraliatod damitahs

El nou rol de la infermera de
FQ: de |'eficiencia sanitaria a la

cura de

a qualitat de vida

Com ja sabeu els que seguiu la nostra revista, la Silvia Rodriguez, infermera de la
Unitat de FQ a I'Hospital de Sant Joan de Déu és membre, des de fa uns quants
anys, del Comité del Grup Europeu d'Infermeria, carrec que li ha estat renovat tres
anys més després de la baixa maternal del gener del 2023. En la jornada
d'infermeria del darrer Congrés Europeu de FQ, va ser convidada a parlar novament
de la situacié de la FQ a Espanya, i nosaltres hem aprofitat perqué ens expliqués les
seves aportacions, també les seves iniciatives i els seus somnis sobre el futur de la
infermeria de practica avancada i I'éxit de les xerrades sobre programes de
capacitacié que ella mateixa i la Dra Cols van coordinar I'any 2021.

D’acord amb el que ens va explicar la Silvia, la per-
cepcid de tots els professionals europeus a traves
d'aquestes trobades europees és doble. D'una banda,
la sensacié que els nous moduladors han suposat un
abans i un després, tan descomunal en els afectats de
FQ, que en els casos dels que es poden beneficiar sem-
bla com si parlessim d'una nova realitat. | de I'altra, que
les respostes a tot Europa dels professionals, i els pro-
blemes quiotidians al que s’enfronten, sén practicament
idéntics als nostres. En tots els casos, per tant, hi ha la
impressié que s'estan fent les coses raonablement bé i
que es reacciona d'una forma conjunta als nous reptes.

De fet, com comentava la Silvia Rodriguez, la pro-
blematica se centra avui especialment en com afrontar
aquesta nova realitat amb els afectats que es beneficien
del Kaftrio. El canvi és tan sensacional que, per exem-
ple, els fisioterapeutes europeus —j els d'aqui- es troben
amb la dificultat d'explicar als afectats que prenen
Kaftrio, que continua sent imprescindible la fisioterapia.
Potser no tantes vegades al dia com abans, peré no
s'ha d'abandonar, especialment en moments d’exacer-
bacié i de manera molt especifica entre els adolescents
que continuen sent els més resistents, per les propies
caracteristiques de I'edat i per I'enorme diferéncia en
I'estat de salut entre abans de prendre el Kaftrio i ara.
Malgrat aixo, continua sent molt aconsellable mantenir-
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se vigilant a aquest respecte. Una cosa semblant,
segons la Silvia, es detectava també en les xerrades que
van fer els dietistes i nutricionistes. Molts adolescents
afectats que ara es beneficien dels nous moduladors
estan descobrint els propis canvis en |'aspecte fisic. En
uns casos es troben tan bé, que volen aconseguir més
massa muscular i, com molta gent de la seva generacio,
es passen sense control als batuts energeétics. Si pels
completament sans aquests batuts ja sén problematics,
pels afectats de FQ poden suposar una bomba hepati-
ca, per la qual cosa cal vigilar la ingesta de segons que,
per molts canvis vistosos que comporti per |'aspecte
fisic. Una cosa semblant també s’esta produint en els
canvis de pes. Hi ha noies adolescents que, com que se
senten tan bé i la nutricié els funciona com mai, troben
que guanyen pes amb molta celeritat i aixo les angoixa.
Tot plegat comporta consequencies noves que els pro-
fessionals no es trobaven fins ara i que ara s’han de trac-
tar de manera especial.

La Silvia ens parlava aixi mateix del que comentava
el sector farmacéutic de la FQ, especialment referit a
I'enorme canvi que s'ha produit també en els tracta-
ments endovenosos. Com exemple posava el seu propi
servei, on |'any 2021 es va passar de 21 tractaments
anuals a només 3, i solament 1, al 2022. Ara mateix, al
2023, només dos pacients infantils que es poden bene-



ficiar del Kaftrio a la seva unitat no el prenen. Un,
perque encara no té l'edat i |'altra perqué esta tan
estable, es troba tan bé, que han decidit no suministrar-
li. La resta de pacients que es poden beneficiar del
modulador el prenen, i els resultats estan sent especta-
culars. Fins al punt, que el canvi esta afectant favorable-
ment a la qualitat del servei a la unitat, tal com la Silvia
explicava. Com que han baixat espectacularment els
tractaments endovenosos, les infermeres es poden
dedicar molt més a la gestié del pacient. A la coordi-
nacié multidisciplinar, al contacte amb les families, a la
solucié de problemes especifics, etc, fins el punt que la
infermera esta ampliant el seu paper sanitari per conver-
tir-lo en I'eix sobre el qual pivota bona part de la qualitat
de vida del pacient de FQ.

Aquesta sensacid la posava de manifest la Silvia
Rodriguez quan ens explicava que a Francga, per exem-
ple, les infermeres de FQ no realitzen personalment el
tractament endovends perque tenen infermeres exter-
nes per aquesta tasca. Aixo, aqui, ha portat sempre més
feina a les infermeres pero, dbviament, les ha implicat
molt més amb el contacte amb el pacient i les families.
| ara, quan hi ha menys feina de tractament endovends,
hi ha més temps pel control de la qualitat de vida glo-
bal, que vol dir més contacte amb el pacient i la familia,
pero també més eficieéncia en el treball multidisciplinar
dels equips, més coordinacié en les visites, més efec-
tivitat en les proves, les analitiques, els registres, etc. Per
tant, en tots els sentits, més qualitat de vida i més sim-
plificacié i efectivitat de I'atencié sanitaria.

Tot plegat, com ens explicava la Silvia, en la linia del
paper que ella mateixa té en la seva unitat com a gesto-

El Programa de Capacitacio

Un dels altres punts que vam comentar amb la Silvia
Rodriguez va ser |'experiéncia portada a terme |'any
2021, que ha estat especialment valorat per el col-lectiu
de la FQ, que van ser les 9 sessions monografiques del
Programa de Capacitacié per families d'afectats, que
també va coordinar ella mateixa juntament amb la Dra
Cols de I'Hospital de Sant Joan de Déu. Eren sessions
donades pels especialistes, adrecades especialment als
col-lectius més interessats, pero obertes a tothom, que es
van fer on line per mantenir durant els periodes més
complicats de contacte personal per culpa de la
pandémia de la Covid, la mateixa linia de coneixement
que s'ha portat a terme tradicionalment a les Unitats de
FQ de referencia. L'éxit de les sessions, que duraven 15
minuts i que tenien posteriorment un espai de reflexié en
coml, s'ha posat de manifest pel resultat de les
enquestes de les 9 sessions, més I'enquesta final, on es
posava de manifest que 9 de cada 10 participants es
mostraven satisfets per les sessions, i explicaven la seva
utilitat de coneixement, de tal manera que |'experiéncia
ha quedat al calaix per veure si es pot mantenir de cara
al futur, especialment davant les noves expectatives que
proporcionen els nous moduladors.

ra de pacients i com a Infermera de Practica Avancada,
que vol dir trascendir de llarg el paper estrictament sani-
tari per implicar-se també en la formacié d‘altres infer-
meres, en |'assistencia a congressos, formar part de so-
cietats cientifiques, feines que representen un valor afe-
git en aquest rol d'IPA. Clar, explicar aixo, com va fer la
Silvia, ha obert grans expectatives en altres unitats per
tal que es puguin produir dinamiques d’aquest mateix
tipus a altres llocs. En aquest sentit, des de la direccié de
I'Hospital de Sant Joan de Déu, ja s’esta plantejant la
possibilitat que hi hagi una linia de docéncia per formar
infermeres externes IPA que puguin aportar aquest
extra en els respectius serveis assistencials.

| tot plegat, culminant amb un horitzé al qual no
sera facil que la Silvia Rodriguez renuncii, que és el pre-
visible Grup Nacional d'Infermeres en Expertesa de FQ
que continua sent una feina pendent, previsiblement
molt atil i molt engrescadora, i que ja existeix a molts
llocs d’Europa i aqui encara no.

Novament la seva passid per la infermeria i la seva
implicacié de molts anys amb la FQ ens obliga a agrair-
li la seva dedicacio, el seu rigor i els seus anhels que
també sén els nostres.
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CHloved recorgued

La primera beca Pau Massana es
lliure a un projecte de FQ de I'I3PT

El passat mes d'abril, I'Institut
d’Investigacié i Innovacié Parc Tauli
(I3PT), va rebre la primera beca Pau
Massana per a la investigacié de
malalties minoritaries que lliure
Cellers Maset i que garanteix el
financament d'un projecte
anual de recerca de malal-
ties minoritaries a Catalu- 3
nya. El nom de la beca rep
el nom del fill petit de la
familia Massana de Cellers
Masset que, a principis del
2000, va patir una malaltia
pulmonar minoritaria. Per
fer efectiva la beca anual de
25.000 euros, el reconegut
celler va posar a la venda 2.500
ampolles del seu cava Solidari.

El projecte guanyador en aques-
ta primera edicié va corresondre a
la proposta de Laura Valdesoiro i
Roser Ayats per estudiar |'«Efecte
de l'ivacaftor/tezacaftor/elexacaf-
tor a nivell pulmonar, nutricional i
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metabolic, en la fibrosi quistica en
una unitat de referéncia». Les dues
investigadores pertanyen al grup
de recerca de FQ de I'I3PT. En
I'acte d'entrega de la beca, va par-
ticipar la investigadora Sara Bajja,
col-laboradora del Grup de
Recerca de I'Institut, que va
presentar les darreres nove-
tats pel que fa a les investi-
gacions sobre FQ, en con-
cret els resultats dels estudis
sobre |'eficiéncia dels modu-
ladors CFTR en les persones
afectades.

A l'acte d'entrega va
estar convidat també el presi-
dent de 'ACFQ, Paco Garcia, que
va explicar amb tot detall, com és
la vida quotidiana dels afectats de
FQ i les dificultats que troben
habitualment en el dia a dia cen-
trades en la fisioterapia, la nutricio,
I'antibioterapia i I'adherencia als
tractaments.

de cava Solidari.

A la foto de dalt, Paco Garcia, president de I’ACFQ durant el seu parlament;
a sota, la investigadora Sara Bajja. A I'esquerra, I'entrega de la beca, i a sobre
d’aquestes linies, una imatge de la sala, durant I'acte. Al mig del text, I'ampolla
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Nueva perspectiva en la

fisioterapia respiratoria y la FQ

Desde a incorporacion de
Kaftrio en el Sistema Nacional de
Salud espanol en diciembre de 2021,
la vida del 70-75% de las personas
con FQ ha cambiado de forma impor-
tante, ayudando a frenar el deterioro
que produce la enfermedad, mejo-
rando su funcién pulmonar, y pudien-
do salir de la lista de trasplante de pul-
mon.
E plan terapéutico hasta hace
pocos ahos era principalmente sinto-
matico, con la realizacioén de mltiples
tratamientos (terapia nebulizada, fisio-
terapia respiratoria, toma de medica-
cion oral y, en segin qué casos, la
administracion de antibidticos endo-
venosos). Este régimen terapéutico
implicaba la inversion de un minimo
de 3 horas diarias de los afectados y
de manera estimada una media de
entre 15-20 tipos de farmacos diarios,
repercutiendo en una baja adheren-
cia. Con kaftrio se ha podido llegar a
disminuir la cantidad de medicacion,
siempre con supervision del médico,
llegando a una media estimada de 8-
11 farmacos diarios.

Cristina Godoy

Fisioterapeuta respiratoria a domicilio

La fisioterapia respiratoria se basa
en 6 puntos clave (se muestran a con-
tinuacién), destacando como objetivo
principal las técnicas centradas en el
drenaje de secreciones del tracto res-
piratorio, y en segundo lugar en el
ejercicio fisico:

1. Limpieza de via aérea superior.

2. Ejercicios ventilatorios + Téc-
nicas de drenaje de secreciones:
Drenaje autogeno, AFE (aumento del
flujo espiratorio) combinando técnicas
instrumentales (acapella, inspirdmetro
incentivo, flutter).

3. Ejercicio fisico: ejercicio aero-
bico; de fuerza; estiramientos.

4. Entrenamiento de la muscu-
latura respiratoria.

5. Aerosolterapia.

6. Educacion para la salud.

Ei tiempo total por semana de la
terapia respiratoria representaba en-
tre 8h y 36h. Esta situacion supone
que la adherencia a la fisioterapia res-
piratoria disminuya un 20% por cada
aho pasado. Con los moduladores,
esta situacion ha cambiado.

La administracion de Kaftrio ha
implicado una disminucién de la can-
tidad de moco y una modificacion de
sus propiedades; la disminucion de la
tos espontanea; el aumento en la tole-
rancia al ejercicio, con una reduccion
de la disnea y la tos... Esta realidad
implica que se establezca el ejercicio
fisico como objetivo principal, en
segundo lugar los ejercicios ventilato-
rios y, como Ultimo, el drenaje de
secreciones.

Debido a la mejora clinica, los
pacientes pueden presentar una sen-
sacion de bienestar y de mejor capaci-
dad que impliquen la relajacion de las
actuaciones terapéuticas, entre ellas la
disminuciéon de la adherencia o la
eliminacion de la terapia respiratoria y
la inhalada. Por ello mismo, hay que
individualizar el tratamiento de fisio-
terapia respiratoria, teniendo en cuen-
ta los diferentes perfiles de personas
con FQ, segun si son candidatos o no
a la terapia con moduladores:

1. La persona con FQ en tra-
tamiento con moduladores y sin sin-
tomatologia
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Arriba a la izquierda, el «antes», la
fisioterapia tradicional. Arriba a la

Vis et

e
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derecha, la medicacién y, al lado «el

cambio hacia el ejercicio fisico».

2. La persona con FQ sin trata-
miento con moduladores y sin sinto-
matologia a destacar.

3. La persona con FQ sin trata-
miento con moduladores y con sin-
tomatologia.

En cuanto a las recomendaciones
a tener en cuenta sobre actividad fisi-
ca son: los ninos y adolescentes
deben realizar al menos 60 minutos
de actividad fisica de moderada a vi-
gorosa todos o la mayoria de los dias
de la semana. Al menos dos dias a la
semana, se debe incluir ejercicios para
mejorar la salud sea, la fuerza muscu-
lar y la flexibilidad. Los adultos debe-
rian acumular un minimo de 150
(2 horas y media) minutos de actividad
fisica moderada a la semana, o 75
(1 horay 15 minutos) de actividad fisi-
ca vigorosa a la semana. O una com-
binacion de los dos.

Es necesario recordar, que el
30% de las personas con FQ no se
pueden beneficiar del tratamiento
con moduladores ya que las muta-
ciones de las cuales son portadoras
no son compatibles con la terapia
moduladora. Por tanto, el objetivo
principal de la terapia respiratoria
seguird siendo el drenaje de secre-
ciones, mientras se sigue investigando
en la medicina personalizada para
este tipo de mutaciones.

Usa ot

Canans

Por tanto, teniendo en cuenta
este nuevo escenario, hay que poner
atencién como profesionales de la
salud en el estado de las personas con
FQ, realizando una escucha activa. De
esta manera podremos saber el nivel
de adherencia y animar para que la
mantengan y puedan obtener resulta-
dos terapéuticos favorables, tanto a
nivel de tratamiento farmacoldgico,
moduladores, como de terapia respi-
ratoria/ejercicio fisico.

Heréncies i llegats solidaris:
una altra forma d'ajuda
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Deixar un llegat a una ONG és una practica habitual a diversos

paisos europeus i suposa una gran part dels ingressos de les

organitzacions.

L'Associacio Catalana de Fibrosi Quistica també pot ser benefi-
ciaria com a entitat sense anim de lucre de llegats solidaris. Nomeés
cal que aquella persona que vulgui fer aquest acte solidari a favor de la Fibrosi Quistica
en el seu testament, ho especifiqui. Us animem a col-laborar a favor de la Fibrosi
Quistica i a difondre aquesta informacio entre els vostres coneguts, amics i familiars.
Contribuirem entre tots a una gran lluita.



CAadcatencia (linica

Los nuevos moduladores y su afectacion
sobre el sistema endocrino

La esperanza depositada en que los nuevos moduladores normalicen de una vez
todo el complejo mecanismo de afectaciones que sufren los pacientes de FQ, nos ha
llevado a buscar la opiniéon de una experta en la materia, la Dra Maria Clemente,
endocrinéloga infantil del Valle de Hebroén, con la que hemos conversado
ampliamente sobre los beneficios en el ambito de la diabetes, del crecimiento o de
la pubertad, para los pacientes jévenes de FQ que toman estos nuevos farmacos.

¢Cual es la primera afectaciéon endocrina de
los enfermos de FQ?

Esta claro que la primera cormobilidad que
pueden presentar los enfermos pediatricos de FQ
en lo que hace referencia al sistema endocrino y
gastroenterologo es la diabetes. Aparece en tor-
no a los 10 afnos y su incidencia aumenta con la
edad. Puede haber alglin caso excepcional antes
de esa edad pero la recomendacién es no hacer
el cribado antes como no sea que hayamos con-
templado alguna causa que nos induzca plena-
mente a ello. Si que es verdad que, a raiz de los
nuevos moduladores que se pueden empezar a
prescribir a partir de los 6 anos, estamos plan-
teando ya estudios sobre afectaciones diabéticas,
pero mas para ver la evoluciuén de la enfer-
medad que por que esperemos que aparezca. La
afectacion pancredtica fundamental en FQ es la
falta de produccién de insulina. Se produce de
manera progressiva de modo que en la segunda
década de la vida es de un 20%, de un 30% en la
tercera década y asi en adelante.

Dra Clemente ;y esta progresion se da en
todos los casos o depende de la mutacién con-
creta que sufra el enfermo?

En la mutacién mas genérica se da esa insufi-
ciencia pancredtica con esas caracteristicas de
mayor progresion aunque los pacientes que
tienen afectacién hepética tienen siempre mas

;_ r
probabilidad de desarrollar diabetes. Y, como le
decia, el cribado es un test de intolerancia a la
glucosa y sus resultados van, desde el estado nor-
mal a la diabetes definida, pasando por un espa-
cio intermedio que llamamos de intolerancia. Esta
claro que si hay diabetes hay que prescribir insuli-
na, pero también en esos estadios intermedios en
los que hay déficits nutricionales junto a una fun-
cion pulmonar mala, también resulta aconsejable
iniciar el tratamiento con insulina algo antes.
Desde luego nosotros aplicamos insulina porque
es lo mas recomendado aunque también hay
algunos tratamientos orales que pueden fun-
cionar. Lo que esta claro es que lo que falta es
insulina y es mejor ir directamente a lo que falta,
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para favorecer, lo antes posible, el estado nutri-
cional y la funcién pulmonar.

Y esto que es un tratamiento de por vida,
¢no puede presentar algin tipo de efecto
secundario?

Si, desde luego, usted ya sabe que el enfermo
de FQ toma muchos farmacos diarios y esto es
anadir un farmaco mas a todo ese enjambre con
la particularidad de que encima su aplicacién es
subcutanea. Claro, el principal efecto adverso es
la hipoglucemia, pero la mejora nutricional y la
funcién pulmonar mejoran sensiblemente de
modo que compensa de algin modo la ya de por
si pesada carga. Resolvemos el efecto adverso
ajustando muy bien la dosis, haciendo los con-
troles de glucemia capilar y aplicando la insulina
durante el dia. La peculiaridad de esta diabetes
en enfermos de FQ, que es una diabetes distinta
a la de tipo 1 que es la comdn en nifos y que es
la que impide la formacidn de insulina, es que en
los pacientes de FQ el pancreas si que produce
algo de insulina y eso permite ajustar mejor la
dosis, con un solo suministro al dia y no con cada
comida, como ocurre con los de tipo 1.

Este suministro continuado debe alterar de
manera importante la vida diaria del enfermo...

Bueno, se esta avanzando mucho en este sen-
tido a través de las bombas de glucosa y también
de los dispositivos de monitorizacion de glucosa
que hoy puede consultarse a través del movil
acercandolo a la placa pegada al catéter subcuta-
neo de modo que no hay que pincharse y el mévil
avisara cada vez que haya una diminucién de los
indices en sangre.

Y ahora llegan los moduladores... ;De qué
modo pueden resultar favorables también en
términos endocrinos?

La evidencia de que los moduladores en la
funcion pulmonar y en la mejora de la calidad de
vida general resulta extraordinaria, hay que decir
que en cuanto a la repercusion endocrina y gas-
troenterdloga todavia no esta clara. Como hace
poco que se esta utilizando la nueva medicacion,
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los efectos a largo plazo todavia son dificiles de
ver y, a corto, hay que decir que algunos
pacientes mejoran, pero no todos, ni todos de la
misma manera. Y estamos en ello. Da la impresion
de que va a haber una sensible mejoria, pero no
a corto plazo, aunque el hecho de que el estado
general del paciente no empeore va, muy proba-
blemente, a mejorar los resultados a largo plazo
de los problemas endocrinos. Lo que no solemos
ver, aunque si ha habido ejemplos puntuales, es
un mejoramiento inmediato como consecuencia
de la nueva medicacion. Pero si que se observan
cambios de afectaciones mas leves, con indices
mejores.

¢Y para ciando saber que esto realmente
funciona?

Ahora mismo tenemos 12 pacientes en estu-
dio y el que lleva mas tiempo con el tratamiento
lleva 30 meses. Es poco tiempo y son pocos
pacientes, pero tenemos datos comparables que
van a ser muy Uutiles en el futuro inmediato,
aungue va a costar tiempo sacar conclusiones va-
lidas.

Hablemos finalmente de las otras dos
afectaciones endocrinas para los pacientes de
FQ, el crecimiento y la pubertad, ¢le parece?

Desde luego. En cuanto al crecimiento, si no
hay afectaciones nutricionales ni graves proble-
mas en la funcién pulmonar, el crecimiento en los
pacientes de FQ no se ve especilmente afectado.
O tratamientos prolongados con algunos farma-



cos, por ejemplo corticoides, de modo que los
nuevos moduladores también van a responder
muy positivamente en orden al crecimiento de los
pacientes. Y lo mismo ocurre con la pubertad,
que es lo que nosotros normalmente monito-
rizamos. La mejoria general de la enfermedad,
desde el cribado neonatal hasta los nuevos mo-
duladores, nos ha permitido observar una mejora

Y la dltima pregunta: ;cémo ve el futuro?

Todo pendiente de lo que vayan explicando
los estudios pero también esta en estudio la uti-
lizacién de farmacos orales que permitan mejorar
las funciones de la célula beta sin utilizar insulina.
Farmacos que ya se estan utilizando para la dia-
betes tipo 2 pero que todavia no aseguran la
posibilidad de substitucion de la insulina o por lo

progresiva en estos ambitos.

menos no en pediatria.

Obétvearc

En memoria dels Drs Josep Torrent-Farnell
i Eduard Rius, traspassats aquest desembre

A primers d'aquest desembre de
2023 va morir de manera repenti-
na, qui va ser el primer director
de |I’Agéncia Espanyola de
Medicaments i Productes
Sanitaris (AEMPS) i membre de la
Comissié Assessora de Malalties
Minoritaries (CAMM),
JosepTorrent-Farnell.

Doctor en Medicina i Cirurgia i lli-
cenciat en Farmacia, va ser
també el president electe del
Comite de Medicaments Orfes i
membre del Comite d’Assesoria
Cientifica de I'’Agéncia Europea

del Medicament (EMA). En I'am-
bit estatal i autonomic la seva tra-
jectoria va ser molt intensa. Va
ser expert de |'Estratégia
Nacional de Malalties Rares del
Ministeri de Sanitat, president del
Consell Assessor de Tractaments
Farmacologics d'Alta Complexitat
del Servei Catala de la Salut i
director de I'Area del
Medicament del CatSalut. Va ser
un referent a nivell internacional
en les malalties minoritaries on va
impulsar grans canvis i millores
per donar resposta a les necessi-
tats dels pacients i de les seves
families. | un gran amic de
I'’ACFQ, des d’on lamentem pro-
fundament la seva pérdua.

Uns dies després va morir també
als 70 anys el Dr Eduard Rius,
exconseller de Sanitat i Seguretat
Social entre el 1996 i el 2002 i
diputat al parlament de
Catalunya en la V legislatura.
D'acord amb el seu compromis,

I'any 1997 es va posar en marxa
el cribratge neonatal de la Fibrosi
Quistica a Catalunya en tots els
hospitals del pais. Un programa
pioner a |'estat espanyol gracies
al qual els infants tenen un diag-
nostic sobre la FQ en el tercer
mes de vida i poden ser tractats
de manera immediata.

El Dr Rius va ser una persona
molt sensible i compromesa amb
I’ACFQ i defensor del Sistema
Public de Salut, per la qual cosa
lamentem profundament també,
la seva sobtada pérdua.
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El transit de I'atencio
pediatrica a I'atencid d'adults
«aprendre a no dependre»

Allo que durant anys havia estat una manifestacié d'éxit, s'ha convertit
ara en una proposta de normalitat. Ens estem referint a la transicié dels
malalts pediatrics de la FQ a les unitats d’adults per seguir combatent
la malaltia. Abans, que un nen, un adolescent, fos transferit als serveis
d'adults per continuar els tractaments que li haurien de permetre
mantenir la qualitat de vida indispensable i anar creixent i prosperant
era un prodigi, I'evidéncia que els facultatius, els especialistes,

les infermeres, els fisoterapeutes, pero també les families i els propis
interessats havien fet tot el que calia per avancar, per mantenir-se.

Avui, la ciéncia, els progressos sanitaris i I'especialitzacié en els
mecanismes de millora dels tractaments i les rutines, han convertit els
pacients pediatrics en la primera fase d'una malaltia que, quan siguin
adults, continuaran mantenint a ratlla. Pero entre I'atencié pediatrica i
I'atencié d'adults hi ha un salt que resulta, en la majoria de casos,
transcendental. Ho és, en termes generals, perqué marca el pas de
I'edat infantil i adolescent a la majoria d'edat i la maduresa. | en el cas
dels malalts de FQ, perqué mostra un cami obligat: la transferéncia dels
equips sanitaris, i 'aprenentatge de I'autoresponsabilitat. Es un moment
de transicié que ensenya a «aprendre a no dependre». | hem parlat
d'aquest transit amb la Dra Cols, de la Unitat infantil de Sant Joan de
Déu i amb el Dr Alvarez, de la Unitat d’adults de la Vall d'Hebron.

Dra Cols, que hem d’entendre com a transici6 Hem de tenir en compte que els pediatrics, gracies al
dels pacients pediatrics a les unitats d'adults? cribatge neonatal, tractem als diagnosticats des dels
Abans de res deixeu-me que contextualitzi el con- = primers moments, durant tota la infancia i I'adolescen-
cepte. El que entenem per transicid, especialment pel | cia i fins a data d'avui —ara afortunadament les coses
malalt cronic i pels pacients de malalties minoritaries = estan canviant molt rapid i molt favorablement—, amb
és un moment important, gairebé transcendental. = un régim de visites molt estret. Vol dir que durant els
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primers 18 anys, els pacients i les families son de la
casa. Coneixem, per suposat, tota la trajectoria de
salut, pero també la vital i la social i gairebé no cal
mirar la historia clinica perque, de cada pacient, ens la
sabem de memoria. En aquest sentit, el canvi, la tran-
sicio, és un moment especial. Pels pacients, perqué no
solament canviaran 'equip medic que els ha portat
tota la vida, sind que, en el nostre cas, canviaran
també d'espai fisic, d'hospital, i per les families, que
també notaran les noves circumstancies, sind igual-
ment pel mateix equip sanitari —-perqué hi tenim un
vincle emocional a més de la responsabilitat medica—.
Aixi doncs, també patim aquest comiat, que és un
comiat positiu perque vol dir que han superat les fases
inicials de la malaltia, pero no deixa de provocar a tots
plegats uns moments d’estrés. | aquesta experiéncia
ens indica que hem de preveure uns circuits molt ben
establerts, una manera de transicionar comoda per a
tothom.

De fet, tota transicid és llei de vida i jo he de dir
que, afortunadament, tots els meus pacients de FQ,
fins ara, han viscut aquesta fase de transicié. Vol dir
que estem en unes xifres d'exit, molt diferents a les
d'uns quants anys enrere. En definitiva, tenim la
responsabilitat médica de fer-los arribar a aquest
moment de transicid, pero també la responsabilitat
que aquesta transicio sigui dolca, pausada i tranquila.

Es prou conegut que la malaltia és molt complexe,
que intervenen molts professionals i, per tant, que s'ha
de passar molta informacié. Explicat aixo, deixim que
concreti de que consta. La transicié, de fet, implica
dos components. El que entenem correntment com a
transicié de fet és la transferéncia, que en FQ i a
Catalunya, es produeix als 18 anys en condicions nor-
mals. En realitat, la transicid, nosaltres la iniciem molt
abans, concretament als 14 anys. Perqué, com he
explicat, implica un treball de capacitacié del malalt,
I'hnem d'empoderar, de manera que conegui a fons la
seva malaltia. Vol dir que el jove que es transfereix ha
de saber gestionar les visites, ha de saber qué ha de
fer quan comenca a empitjorar, ha de saber com es
retiren les medicacions, on ha d'anar en cada moment,
ha de saber ser l'interlocutor principal, ha de saber
preguntar coses a soles. | aixd és un procés que es va
treballant lentament i que, com en aquests casos les
families hi compten molt, hem de fer el mateix procés
amb els pares i les mares. Es dona sempre, aixo, pero
especialment en els casos de FQ. Les families son met-
ges, farmacedtics, psicolegs dels seus fills i ho gestio-
nen molt a la perfeccié. | hem d'ajudar a que els deixin
créixer i a que vagin aprenent, a poc a poc, a tenir un
paper cada vegada més secundari.

| aix0 que es molt facil d'explicar, és molt compli-
cat de posar en practica i hem d'ajudar-los a tots ple-
gats a assumir aquests nous rols.

Evident perque, entre altres coses, les families
també hauran d’agafar confianca amb els nous
equips...

Si, perque és que 18 anys de vincles tant estrets
marquen moltes dinamiques i els passos han de ser
curts pero segurs. Quan iniciem aquest moment de
transicié entre els 14 i els 18 ja hem de preveure la
necessitat que els adolescents vagin agafant el pro-
tagonisme que els correspon. Ja no cal parlar sempre
amb la mare tot i que acompanyi al pacient, a vega-
des hi ha coses que son més privades, més intimes. |,
paral-lelament, hem de planificar el canvi d’equip. Per
una inércia natural, tal com anava la malaltia, era habi-
tual derivar els pacients a la Vall d"Hebron on hi ha una
unitat de trasplantament que era on moltes vegades
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acabaven els casos greus. De manera que un altre pas
consisteix a explicar la localitzacié de les dues unitats,
la de la Vall d’'Hebron i la de Parc Tauli, perqué es con-
sensua totalment a on seran enviats, malgrat que no-
saltres també ho aconsellem. Aquestes coses i, en
medicina gairebé totes, s'han de consensuar amb els
afectats i les families.

Imagino que, per vosteés, la transferéncia és
aquest moment de doble lectura: dolca per un
costat, una mica trista per |'altra. El que m’imagino
que ha de ser dramatic és la pérdua, observar que
aquesta transferéncia no arribara a produir-se.

Si, els sanitaris en general i jo parlo com a metge,
tenim moltes satisfaccions perd també moltes angoi-
xes. Jo vaig integrar-me a l'equip quan ja funcionava
el cribatge i ja he explicat que des que em vaig incor-
porar no he viscut aquest drama amb els pacients de
FQ. Aixo s'ho poden trobar més els de les Unitats
d'adults. Ara, per sort, arran dels nous moduladors,
del que es tracta es de transferir en les millors condi-
cions els afectats per tal que la malaltia es cronifiqui,
pero per aixo, cal contemplar tots aquests passos que
indicava. Es evident que la nostra professié té un fort
component emocional perqué el metge sempre se
sent responsable de |'evolucié del seu pacient i quan
les coses van maldades ho experimentes d'una mane-
ra molt frapant. Pero també a I'inrevés. No fa gaire he
rebut una forta dosis de satisfaccié en rebre noticies
d'una pacient que ja havia estat transferida de fa uns
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anys i que ara ens va enviar una foto del 26¢& aniversari
bufant les espelmes.

Com ja sabem la malaltia ha tingut un cami molt
llarg i jo he de dir que he tingut molta sort des que em
vaig incorporar. Primer pels resultats del cribatge
neonatal que permet conéixer la malaltia quan encara
no s'ha desenvolupat i, per tant, tractar-la precog-
ment; i ara, amb els moduladors que permeten, no
per a tots els malalts, cal considerar-ho encara, trans-
ferir els afectats amb millor qualitat de vida i un futur
més garantit.

Si li sembla Dra Cols, tornem a la fase de la
trasnferencia...

Si, en la part final de la transicid, a la ratlla dels 18
anys, hem de preparar el pacient, hem de preparar la
familia, pero també tota I'etapa que ha de fer I'equip
sanitari que és un equip multidisciplinar. Per tant, no-
saltres, una vegada decidit el nou centre, preparem
I'informe médic complet, de manera que no es perdi
cap informacié d'importancia pel pacient: no es
poden duplicar proves i per tant ens hem d’esmerar
en la coordinacié entre equips i entre centres. Cal dir
que el primer any de transferéncia es fan visites
alternes per no perdre del tot el contacte amb el
pacient i per veure el feed back: si es troba a gust el
pacient i la familia, si ha sorgit algun problema, etc.
Aixo serveix també per compartir informacié entre els
equips i els centres, pero també a les families els
indiquem el recorregut que han de fer a partir d'a-
quest moment, de manera que vagin perfilant la seva
sortida del centre pediatric i la seva incorporacié a la
unitat d'adults (farmacia, urgéncia...) perod sense que
aixo vulgui dir que en aquest periode sel’s tanqui la
porta a farmacia pediatrica o a urgéncies pediatriques
per no deixar-los desemparats de cap manera. Aquest
periode de seguiment permet marxar d'uns equips i
d'uns centres d'una manera normalitzada i sense
presses. Les Gniques excepcions a aquest sistema és la
del pacient que esta en assaigs clinics i que potser es
transfereix una mica després quan s'acaba el procés i
la d'aquell afectat que es troba en un moment delicat
de la malaltia just quan compleix I'edat reglamentaria
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i que també, per aquest motiu, es respecta l'allarga-
ment a la unitat pediatrica. Aquesta és la nostra forma
de treballar des de fa molt anys i és la forma de donar
I'alta definitiva d'una manera molt tranquil-la i segura.
Pero deixi'm que li expliqui la sensibilitat especial de
I'Hospital de Sant Joan de Déu en aquest tema en
altres serveis que no son el de la FQ. Ja des del 2011
hi ha un protocol que s'anomena «Adéu» endegat per
la direccié de qualitat i experiéncia del pacient, fruit
de les experiencies compartides de pacients i families,
que resum molt bé tota aquesta gran preocupacié per
la transferéncia de pediatria a adults.

De fet, com ja sabem, la salut és molt més que
I'absencia de I'enfermetat i hi juguen forca els compo-
nents humans i emotius.

I en el cas de la FQ la cosa deu ser encara més
singular...

Ho és, sens dubte, molt més que en altres patolo-
gies perque, de fet, la interrelacié personal entre els
equips humans de professionals d'infantil i d'adults és
molt caracteristica, ens coneixem molt, tenim fins i tot
en molts casos, una gran relacié d'amistat i aixo facilita
molt les coses en relacié als propis malalts i especial-
ment en la transferéncia entre equips, perque al final
s'estableix una relacié de confianca i cordialitat molt

beneficiosa pels que estan sota la nostra tutel-la medi-
ca.

| aixd6 mateix es fa en altres hospitals i en altres
serveis?

La tendencia és aquesta i no a tot arreu esta tan
protocolitzat com al nostre hospital, pero és que la
transferencia també té a veure segons el lloc que ocu-
pes en el procés. Quan el que transfereix és el neuro-
leg, i el pneumoleg és simplement un especialista
—aixo ens passa també en altres malalties— el procés es
diferent pero els resultats han de ser els mateixos.
Normalment tot aix0 va acompanyat d'un enorme tre-
ball de burocracia interior que moltes vegades satura
la dedicacié médica i que portara en breu temps a la
utilitzacié d'un assistent clinic que és un perfil que va
més enlla del tipic administratiu perd que s'especia-
litzara en tota aquesta multitud de tramits burocratics,
que no dic que no s'hagin de complir, perd que resul-
ten feixucs i treuen temps per altres coses, més enlla
de l'insustituible paper que té la infermera gestora de
casos que és una altra funcié de gran responsabilitat i
molt efectiva a I'hora de valorar la qualitat del servei.

La conversa va continuar amb el Dr Antoni
Alvarez, de la Unitat d’adults de I'Hospital de la Vall
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d'Hebron que és la part complementaria del procés
de transferéncia d'afectats pediatrics a adults. | a ell
li vam demanar també la seva visié del procedi-
ment.

Nosaltres rebem basicament afectats pediatrics de
I'Hospital de Sant Joan de Déu i de la nostra propia
unitat pediatrica de la Vall d’"Hebron i, molt anecdoti-
cament, algun afectat que es trasllada de comunitat
per estudiar o algin cas semblant. Absolutament en
tots els casos hi ha un informe de trasllat que fa I'equip
medic que ha portat a |'afectat des de la infancia, amb
un resum de la historia i les caracteristiques principals
del seu estat general i de les afectacions patides. Per
fortuna, ara aixo esta més ordenat i protocolitzat que
fa només uns quants anys i aixo vol dir que hem cres-
cut amb eficiéncia. Tot i que, a FQ en concret, sempre
hi ha hagut una transferéncia ordenada, de manera
que en el darrer any de pediatria passem visita conjun-
ta, per tal que tant el pacient com la familia ens vagin
coneixent. | aixd que fem nosaltres en el darrer any de
la transferéncia ho fa I'equip pediatric en el primer any
del transit a I'atencié a adults, de tal manera que tot
sigui molt natural i senzill.

Entre les nostres unitats de la Vall d’'Hebron, les vi-
sites conjuntes sén, com és evident molt facils. Es trac-
ta de creuar un passadis. Amb Sant Joan de Déu no és
tan senzill pero ja ho tenim molt per la ma de manera
que anem intercalant visites aqui i visites a Sant Joan
de Déu que sén conjuntes i que venen a ser sis o set
a l'any, de manera que el pacient ens comenca a
conéixer sense deixar el contacte amb els seus met-
ges de capcalera de tota la vida fins aleshores. La
transferéncia, per tant, s'ha de fer bé, ordenada i pro-
gressivament. | en aixo, la FQ ha estat pionera, com en
tantes altres coses. Ara ja existeix un protocol de
transferencia per totes les malalties croniques i s'ha
vist que la transicié no ha de ser en el darrer any del
traspas del malalt siné d'una manera equilibrada i suau
abans del transit obligatori. Cada malalt és un mén i
amb cada pacient s'ha de veure |'especificitat, pero en
tots els casos s'ha vist que la transferéncia ordenada
resulta altament beneficiosa no només pel pacient i les
families, sind també pels equips medics i sanitaris.
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| és veritat, Dr Alvarez, que els malalts que reben
han d'aprendre a no dependre...

Exactament, perqué aquesta etapa de l'ado-
lescéncia és una etapa plena d'inquietuds, pero
encara amb un pes important familiar. |, efectivament
han d'aprendre a no dependre, pero també han
d’aprendre a cuidar-se, a posar la salut en el lloc que li
correspon, especialment en malalties croniques com
aquesta. Moltes vegades aquest malalt no coneix sufi-
cientment la seva malaltia i no és conscient que |i cal
mantenir I'esfor¢ que ha fet fins a aquest moment i ara
ha arribat el
Tothom no és igual i per aixo s'ha de fer una feina en
els anys previs per fer-los conscients d'aquesta neces-
sitat. Segur que ens fem molt pesats, pero forma part
del cami per assegurar-nos que tot anira bé en el futur.
Hi ha estudis, em bé a la memoria un d'Australia, on
es demostra que alla on s’ha fet bé la transferéncia de
pacients, no hi ha grans diferéncies entre el periode
previ i el posterior, pel que fa al progres de I'enfer-
metat i I'estabilitat del malalt cronic.

moment de fer-ho autdonomament.

Imaginem que aquesta transferéncia és igual per
a tots els afectats que passen a I'edat adulta, pero
ens interroguem sobre les diferéncies que vostes
poden detectar entre els joves que es beneficien



dels moduladors, que deuen ser la majoria, d'a-
quells que no se’n poden beneficiar. La depénden-
cia dels equips deu ser superior i més complexa en
uns casos que en d'altres o, pot ser estem equivo-
cats?

No, no esteu equivocats. Certament els que no es
poden beneficiar dels moduladors acostumen a tenir
una situaci6 molt menys estable i, per tant, la
dependeéncia dels equips que els tracten és necessa-
riament superior. Els dubtes sobre |'atencié que, en el
cas dels nens, es més personalitzada, abocada també
a les families, es manifesta de forma més diafana. Els
pediatres tenen un contacte més estret amb els
pacients i les families amb un contingut més social que
el nostre. Si correspon, contacten amb |'escola; no-
saltres no tenim relacié amb el mén laboral, per exem-
ple. Estem més enfocats a la malaltia mentre que en
pediatria juga un paper molt important el mén que
envolta a l'infant. D'aqui la transcendéncia del proto-
col de transit, perque depeén de la cura que es posi en
aquest pas, que el malalt mantingui el nivell de con-
fianca amb I'equip médic i sanitari, especialment en
aquells casos on el contacte és més important i més
necessari. |, sobretot, perqué no tothom té els
mateixos suports. Hi ha families més implicades i d'al-
tres menys i hi ha malalts amb una tendéncia a I'au-
tonomia i altres més dependents. | a vegades, ens cal
als equips medics, el suport dels psicolegs o dels
psiquiatres per ajudar a normalitzar aquest pas.

Clar. Es que estem parlant d'un periode vital
especialment complex, aquest de |'adolescéncia...

Si, sens dubte. Es tracta en general de joves que
estan estudiant o treballant, on apareixen els pro-
blemes laborals especifics, perqué es tracta de malalts
amb unes caracteristiques propies i particulars, que
poden tenir baixes repetitives, moments d'agu-
ditzacié de la malaltia, internaments. O a vegades sim-
plement que necessiten un espai sa i lliure de conta-
minacions, per exemple. O bé es tracta de nanos que
estudien, que tenen examens a la Universitat i que no
poden seguir el ritme. O més enlla d'aixo, per exem-
ple, les relacions interpersonals amb els companys i

companyes, on hi ha una voluntat de mantenir el
mateix ritme, de posar de manifest que no tenen cap
dificultat aparent... Tot plegat, si ja de per si és com-
plexe, amb els malalts de FQ encara ho és més. | hi ha
persones que ho gestionen millor i altres a les que els
hi costa més sortir-se'n.

Moltes d'aquestes qliestions us deuen caure
directament a vosaltres perqué aixo els pediatres no
ho detecten...

Exacte. Qualsevol problematica que pateix el
malalt al marge de I'enfermetat, repercuteix negativa-
ment i nosaltres ho detectem d'immediat. A vegades
és la propia malaltia la que repercuteix sobre la vida
social i a vegades és a l'inreves, pero en qualsevol dels
casos nosaltres de seguida ho observem. Hi ha vega-
des que volen fer moltes coses alhora i aixo reper-
cuteix sobre la malaltia. Hi ha vegades que és a I'in-
revés, que la mateixa malaltia els impedeix seguir els
ritmes normals. Hi ha qui es llenca tan aviat com pot a
independitzar-se, hi ha qui fa tot el contrari. Al final es
tracta de compatibilitzar-ho perquée el que esta clar és
que si fas les coses bé, pots arribar a un nivell d’esta-
bilitat i normalitzacié bastant important, pero si no fas
les coses bé, aquesta malaltia no perdona. |, en dltima
instancia, del que es tracta és d'arribar a un nivell de
qualitat de vida suficient que garanteixi el creixement
personal i la normalitzacié de la malaltia. Estem justa-
ment en aquest moment, per a tots aquells que es
poden beneficiar dels nous moduladors.
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O ornaded de theball

La FQ, present en la Jornada anual
europea sobre farmacovigilancia

Més de 160 profes-
sionals de la indus-
tria farmaceutica es
van reunir a mitjan
novembre a Amster-
dam, en el forum
anual que el sector
organitza sobre far-
macovigilancia, en
aquesta ocasié amb
I"assistencia de Sabi-
ne Strauss, chair del
comité de farma-
covigilancia PRAC °
de |'Agencia Europea del Medicament (EMA). En
aquesta sessio, de manera no presencial, van partici-
par per parlar de la resposta dels afectats de FQ en
relacid a la incidéncia dels farmacs sobre la seva salut,
la farmaceltica Anna Monserrat i el seu fill Sergi
Costa, afectat de FQ i membres de I'ACFQ.

Tal com va referir I'’Anna Monserrat, la indUstria far-
macologica, sota la tutela de 'EMA, esta molt interes-
sada en el seguiment dels medicaments un cop estan
ja en el mercat, per observar-ne i tenir cura, en el seu
cas, dels possibles efectes secundaris o les reaccions
adverses. En aquest cas, la participacié de I'Anna i el
seu fill, es va produir per l'interés de la industria en
rebre les impressions directes dels pacients. Durant
una mica més de 15 minuts van explicar de manera
sintética i entenedora en que consisteix la malaltia i
quines son les especificitats en funcié de les mutacions
i la propia situaci6 meédica dels afectats i també
quines son les principals dificultats en el dia a dia amb
els nombrosos farmacs utilitzats.

En aquest sentit, va resultar també molt interessant
explicar la reaccié davant els nous moduladors perque
el Sergi és, afortunadament, un dels afectats benefi-
ciats pels nous farmacs. D'aquesta manera es va
poder explicar la tolerancia als nous medicaments i la
presencia d'efectes secundaris en alguns pacients,
amb estratégies concretes sobre els enzims hepatics.
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El Sergi Costai la
seva mare, Anna
Monserrat, durant la
seva intervencié on
line i en anglés, en la
trobada anual de
farmacovigilancia
celebrada a
Amsterdam.

Van poder compartir també d’'on venia la malaltia i on
som ara, també la importancia de la unié de pacients
a traves de les associacions d'afectats i I'enorme sacri-
fici permanent dels afectats i les families, amb moltes
visites mediques, una vigilancia exhaustiva multidisci-
plinar sobre la prevencié de les infeccions i els tracta-
ments de fisioterapia i I'exercici fisic, la nutricid i la
seva importancia etc. | també el bon pronostic res-
pecte del que acostumava a ser |'estadi final de la
malaltia que era el traspantament pulmonar, qlestid
que ara, amb els nous moduladors, ha deixat de ser
I'horitzé previsible.

Van poder explicar també que no tots els malalts de
FQ estan en disposicié de beneficiar-se dels nous
moduladors i, en aquest sentit, la extraordinaria im-
portancia de seguir avangant en la recerca genica i far-
macologica, qliestié aquesta de gran trascendencia si
tenim en compte el forum en el que s'estava parti-
cipant. | finalment, la enorme implicacié familiar, I'in-
teres pel coneixement de la malaltia, la sensibilitzacié
sobre |'administracié farmacologica i els rituals de pre-
vencio, |'acceptacié dels riscos controlats i la gran
interrelacié amb els equips medics i sanitaris que
tracten la malaltia. Com a cloenda, el Sergi i I'’Anna es
van referir a la importancia de |'associacionisme sani-
tari, el foment de la sanitat pdblica i el pes dels
pacients en |'organitzacié de la politica sanitaria.



(Actirara de Clormacs

La formacié a pneumologia pediatrica
de |I'Hospital de la Vall d'Hebron

Dintre de les activitats formatives dels
pneumolegs pediatrics de 'Hospital de la
Vall d'Hebron, no pot faltar la rotacié per
la Unitat de Fibrosi Quistica, tant en
aquells casos on els metges en formacié
es volen especialitzar en pneumologia
pediatrica, com en els que tenen
preferéncies per altres especialitats. La
idea és que els pediatres en formacié
coneguin in situ les principals afectacions
en cada cas i visquin en directe I'atencio
sanitaria dins de les unitats corresponents.
En el cas de la pneumologia pediatrica
resulta imprescindible el pas per les
Unitats de FQ perqué aquesta és una
malaltia minoritaria pero important, sobre

o

la qual és imprescindible tenir algunes
nocions. Les accions formatives de I'equip
de docéncia, que a la Vall d’'Hebron
coordina el Dr Moreno, tenen dues vies
principals: els masters de pneumologia
pediatrica i els metges residents de
pediatria que es pasen un parell de mesos
per pneumologia pediatrica, dels quals,
entre una i dues setmanes en la Unitat de
FQ. Hem parlat, al respecte, amb la Dra
Sandra Rovira, del mateix departament
de formacié i membre de la Unitat de FQ,
perqueé ens expliqui els nivells de formacié
que reben els nous pediatres i el resultat
de la seva important experiéncia practica
a I'hospital.

Malgrat que aquest mecanisme de rotacid és
global, I'Gltim any de la rotacié també s’acullen alguns
estudiants que volen especialitzar-se en pneumologia
pediatrica i que tenen un especial interés en la FQ. Els
pacients de FQ que freqlienten les unitats, estan per-
fectament acostumats a la presencia d'aquests met-
ges en formacié que aprenen sobre el terreny les ca-
racteristiques de la malaltia i la interrelacié amb els
pacients. Alhora també se'ls imparetix un seminari
teoric per aprofundir sobre les afectacions i les seves
causes. Aixo va molt bé, no només pels que s’espe-
cialitzaran en pneumologia pediatrica o potser direc-
tament en FQ, siné també per aquells pediatres
ambulatoris, pels que treballaran a Urgencies, etc.

o hi ha un nombre exacte cada any pero al
2023, segons la Dra Rovira, van entrar exactament 18
residents de pediatria a Vall d'Hebron per fer aquesta
rotacié de dos mesos.
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En el cas dels masters, de dos
anys i gestionats per la Autonoma
de Barcelona, s'acullen tres perso-
nes per any. S6n masters per pe-
diatres interessats en pneumologia
pediatrica (que només es fan a la
Vall d’'Hebron i al Parc Tauli), alguns
dels quals de paisos estrangers,
habitualment sudamericans, on la
formacio ja és més intensiva i espe-
cialitzada. Aquests metges estu-
diants de master s’hi passen a la
Unitat de FQ quatre mesos i és
habitual que s'impliquin d'una
manera més directe en els pro-
jectes de la Unitat, en quiestions de
recerca, en la participacié en con-
gressos, en el suport a la publi-
cacié d'articles, etc. Una part im-
portant d’'aquests especialistes
acostumen a retornar als seus pai-
sos d'origen pero, en general, no
es perd mai el contacte, amb tot el
que aixo suposa pels avencos que
es produeixen que tenen una
repercusié bastant global.
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Com explica la Dra Rovira, els
estudiants de master, que ja son
pediatres o els estudiants en for-
macid, mantenen amb els pacients
de les unitats, una relacid6 molt
enriquidora que els ajudara en el
futur a establir aquests vincles de
confianca amb els afectats i les
families, tan important pel bon
desenvolupament de l'atencié sa-
nitaria, de manera que la formacié
inclou no solament els aspectes
fonamentals del tractament de la
malaltia siné que intervé molt el
contacte personal i la relacié de
confianca metge/malalt. | sempre
sota el paraiglies de I'equip, de
manera que es consensuen les
respostes en tots els casos.

i ha també, segons la Dra
Rovira, una tercera via en |'aspecte
formatiu, que son les sollicituts de
residents de fora de Catalunya per
fer rotacions a la Vall d'Hebron i
també les estances formatives. En
el primer cas s'actua com amb els

residents propis, i en el segon com
que ja es tracta d'especialistes
pediatrics amb un interés especific
per algunes questions concretes de
la malaltia, es pacta personalment
amb els interessats les condicions
de |'estada. La idea és, en tots els
casos, no causar dificultats a la
Unitat pero alhora compatibilitzar
I'atencié als nous residents o als
especialistes interessats amb les
necessitats del servei.

De manera concreta, el proper
abril i maig del 2024 vindra, segons
la Dra Rovira, una pediatra argenti-
na a la Unitat de FQ, pero aquest
tipus d'atencié es fa també des de
docéncia en els casos on hi ha
interés concret per altres unitats de
pneumologia pediatrica que no
sigui FQ. En definitiva, es tracta de
fer una tasca de coordinacié (una
mena de tetris, com diu expressiva-
ment la Dra Rovira) amb molts ele-
ments a tenir en compte per tal de
lligar-ho tot i que no hi hagi distor-
sions a cap nivell. |, sobretot, que
surtin perfectament for-
mats, per la qual cosa, en
tots els casos s’han de
tenir en compte les xer-
rades especifiques sobre
cada especialitat, I'as-
sisténcia a congressos, la
participacié en assaigs
clinics, les activitats de
recerca, etc.

Metges en formacié en

una xerrada teorica ala
Unitat de FQ de I'Hospital de
la Vall d’'Hebron



Un premi a I'excel-lencia en un treball
de batxillerat dedicat a la FQ

Una jove de 18 anys, Iria Escolano Lépez,
alumna de I'escola Sant Ignasi Jesuites de
Sarria (Barcelona) que ha cursat el
batxillerat cientific, va rebre un premi a
I'excel-léncia en la seva escola, gracies a
un TDR de batxillerat que portava per
titol «Quan només penses en respirar
inspirat en la FQ. El treball té una part
teorica on tracta la fisiopatologia, la
historia, el tractament de la malaltia, etc.;
una part més social amb entrevistes a
metges, docents, associacions, afectats i
familiars de FQ, i una part practica on es
desenvolupa una suspensié farmacéutica
d'acid ursodesoxicolic per administrar a
nens afectats, farmac que no existeix
comercialitzat a dia d'avui al nostre pais.
El treball inclou també una enquesta amb
families d'afectats per valorar quines
serien les caracteristiques organoléptiques
que preferirien els nens i nenes.

La idea del treball va sorgir després que
la Iria es preguntés cada mati, quan anava
en metro al cole, per qué aquell nen del
cartell enganxat a la paret no podia
respirar. A partir d'aquella reflexié va
voler investigar i saber més sobre la
malaltia i veure, a banda, si podia fer
quelcom més per millorar la vida dels
afectats. En I'aspecte practic va parlar
amb diversos profesionals i va valorar la
possibilitat de desenvolupar una férmula
novedosa per facilitar I'Gs d'un dels
diversos farmacs que es fan servir en nens
per tractar un dels problemes de la FQ. El
fet de desenvolupar una forma liquida
podia facilitar I'administracié en la
poblacié pediatrica.

La recerca va arribar al seu objectiu, el
treball va ser reconegut per la seva valua
i nosaltres hem volgut parlar amb la
protagonista.

lia Escolano, com va comencar tot?

‘entrada jo vaig fer el batxillerat cientific, de ma-
nera que com que havia de fer un Treball de Recerca de
final de batxillerat vaig estar buscant algin tema inte-
ressant de caracter cientific. La meva mare és farma-
ceutica i ella em va recomanar escollir alguna cosa que
experimentalment pogués ser Util, tenint en compte
que ella treballa a la Universitat i jo podria connectar
amb els laboratoris universitaris que m’ajudarien. Jo
agafo normalment el metro i un bon dia vaig pensar en
els cartells de la FQ que veia de manera molt habitual
sense parar excessiva atencid, tot i que, de ben petita,
era un cartell que m'impactava perqué tot aixo de no
poder respirar impressiona bastant. Vaig agafar el link i
em vaig posar a investigar. Vaig veure que era una
malaltia minoritaria, rara, de tipus geneétic, que es
detecta molt aviat i que requereix medicaments de
manera permanent.
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En poc temps vaig poder
observar que hi ha un farmac
que prenen molt sovint els
infants afectats per millorar I'im-
pacte biliar, que té un compo-
nent com a principi actiu que és
I'acid  ursodesoxicolic que re-
sulta poc atractiu a I'hora de ser
pres pels infants. D’'aquesta
manera, un dels proposits del
treball consistia en desenvolu-
par un medicament estable,
segur i de qualitat, que no exis-
teix en el mercat, i que pogués

Escola lesuites Sarria

ris Escolana Léper
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obstacles. Vaig haver de repetir
un munt de coses moltes vega-
des i hi han moments d’estres...

ensa que m’'hi vaig estar
un any i mig des que vaig
comengar fins que vaig acabar,
fins l'extrem que en ple mes
d'agost encara estava al labora-
tori acabant les proves.

Al final, pero, va haver un
clar reconeixement. qué vas

senEr)?
oncs un gran agraiment

tenir una apariéncia i un gust
més favorable pel consum
infantil. A banda d'aquest objectiu,
naturalment, conéixer més a fons la
malaltia, entendre com és la vida
d'un malalt afectat per la FQ, copsar
el ritme de vida i alhora descobrir
els diversos punts de vista que
poden tenir els familiars, els metges,
les associacions de malalts i les per-
sones amb experiencia.

Comences, Iria, treballant
sobre el compost farmacologic...

i, vaig contactar amb |'Hos-
pital de Sant Joan de Déu i amb la
Vall d’'Hebron perque em passessin
la recepta basica d'aquest medica-
ment i vaig observar que no tenia ni
saboritzant, ni era molt estable, a
més tenia un sucre que no bene-
ficiava molt a les afectacions de glu-
cosa per la qual cosa em va semblar
que intentar millorar aquest com-
post podia contribuir d'alguna ma-
nera a fer més comode el consum.

| acabes aconseguint un
medicament més estable amb mi-

llor sabor...

éai, dintre de que els medica-
ments no son pas un producte gas-
tronomic.

Perb es que, a més, et sum-
mergeixies en la malaltia, perqué
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en el TDR comences explicant qué
sén les malalties rares, aprofun-
deixes en la FQ i segurament t'en-
trevistes amb molta gent...

Bé, si, hi ha tota una part de
tutoritzaci6 que ajuda bastant.
L'escola, el tutor, em va orientar
molt i després la meva mare em va
ajudar forca en tota la feina més
experimental. Jo no volia que el tre-
ball fos una acumulacié de dades
sinb més aviat una cosa ordenada
que tingués un sentit i per aixo vaig
seguir I'esquema que em va pro-
posar el tutor passant dels aspectes
més generals als més concrets. |
sobre la part practica, com al labo-
ratori ja és obligat fer un seguiment
molt acurat de tot el que fas, a I'ho-
ra d'escriure el treball només era
reproduir pas a pas tota la part
experimental.

Aprofito per destacar I'acolli-
ment de la gent del laboratori de la
Universitat que em van tractar espe-
cialment bé i que em van fer enten-
dre tots els passos i em van donar,
amb el maxim detall, tota la infor-
macié que precisava.

| amb quins obstacles que
recordis de manera precisa et vas

trobar?
ira, a la part practica, tot eren

perque el que jo volia és oferir
una petita contribucié cientifica
a la millora d'un farmac, que ja sé
que no sera possible perque hi
calen moltes proves posteriors,
molts assaigs, pero la sensacié que
les coses es poden millorar si hi
poses esforg i vas en la direccié cor-
recta és molt gratificant.

Parlant per exemple amb les
families, amb les Supermamis de la
FQ, amb les que vaig tenir una
relacié intensa, la meva sensacié és
que volia que notessin el meu interes
per ser til, per millorar les condi-
cions familiars i dels infants afectats.
Una mica allo de «no esteu sols».

| els del laboratori no et van
dir qué es podria fer amb la teva

recerca?

eDoncs no, perque és evident
que, primer, la millora del farmac és
un petitissim pas i segon que, com
que les enfermetats minoritaries son
aixo, de minories, doncs no s'es-
mercen els recursos suficients per
millorar els farmacs que es fan servir.
Allo prioritari és que funcionin, i jo el
que buscava anava més enlla. Em
van felicitar, naturalment, perque
entenien |'esforg, pero alla es va
acabar tot.



XVII Congreso Nacional
de la Sociedad Espaiiola

ng @&//lq@éd/ ae la QQ de Fibrosis Quistica

16 al 18 de noviembre
de 2023

"En orbita hacia
el futuro de la fibrosis

Un futur Obert,
nous reptes |
NOVES esperances

Entre el 16 i el 18 de novembre es va
celebrar a I'Hotel Barcel6 Sants de
Barcelona el XVII Congrés Nacional de la
Societat Espanyola de Fibrosis Quistica
amb la preséncia de multitud de
professionals nacionals i estrangers i
diferents modalitats de treball,
symposiums, taules de debat, ponéncies i comunicacions que van donar
una notable qualitat cientifica a la trobada i un agradable ambient de
treball i complicitat. En el transcurs de la darrera jornada, la de dissabte
18, aprofitant que el Congreés es feia a Barcelona, i un cop celebrat
I'acte de cloenda, es va organitzar per la tarda d'aquest dia la V
Jornada de la Fundacié Espanyola de FQ que es va fer coincidir, com a
primer acte, amb I'homenatge als que fins aquest mateix any han estat
president de 'ACFQ, Celestino Raya, i vicepresident de I'entitat, Pedro
Gaona, que han donat el relleu a Paco Garcia i Paco Godoy com a
president i vicepresident de I'ACFQ, respectivament.
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Tant el Congreés, sota el titol global «En érbita hacia el futuro de la
fibrosis quistica: nuevos retos», com la Jornada de la Fundacié van
respondre fil per randa a I'enunciat. A partir dels nous moduladors, s'ha
obert un nou horitzé d’'esperanca pels afectats de la FQ que es poden,
—en funcié de les mutacions que tenen—, beneficiar dels nous farmacs
que els garanteixen una qiialitat de vida insospitada i, per tant, que
obre nous reptes de cara al futur. Nous reptes, en virtut de la
cronificacié de la malaltia, i nous reptes cap a la curacié definitiva. Tres
intensos dies de treball que posen de manifest l'interés cientific de les
nombroses aportacions i les grans perspectives que s’obren en el
tractament de la malaltia.
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El Congres va durar tres dies i hi van participar
desenes de professionals: metges, infermeres, fisio-
terapeutes, investigadors, afectats, families i divul-
gadors cientifics. Es va fer un curs d'actualitzacié de la
FQ, dos tallers, quatre meses d’especialistes, una me-
sa internacional, un symposi de Vertex, una assemblea
general, un curs de Registre europeu, una conferéncia
de clausura i una entrega de premis, a més de 59
comunicacions curtes i 8 comunicacions llargues que

de la Sociedad Espariola
de Fibrosis Quistica

van aportar coneixement i experiéncia. | aixo, a banda
de la Jornada de la Fundacié que va durar tota la tarda
de dissabte després de I'homentage esmentat a Ce-
lestino Raya, Pedro Gaona i, de retruc, totes les per-
sones que han viscut en primera persona els darrers
anys de I'ACFQ, comencant per les propies esposes
dels homenatjats i la resta de les families presents a
I'acte. Un Congres, per tant, rodd i a |'alcada de les
expectatives.

Los autocuidados de fa Fibrosis Quistica

LA HISTORIA INTERMINABLE
R
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Una seleccié dels roll-ups que es trobaven a la sala de plenaris del Congrés

La taula de presidéncia i la tribuna de ponéncies i
comunicacions durant una pausa

El cctel de cloenda del Congrés i d'apertura de les
sessions de la V Jornada de la Fundacid, la tarda de dissabte

La sala del plenari abans de comencar una de les sessions
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Lbomenajo a Celeatine S oy S/ 2atno (Gavna
Un acto de justicia y una deuda

impagable

El acto de homenaje a Celestino Raya y Pedro
Gaona, presidente y vicepresidente de la Asociacién
Catalana de Fibrosisi Quistica desde que substi-
tuyeron a Jordi Esclusa, el fundador y primer presi-
dente de la entidad en 1988 hasta este mismo afo
2023, dio comienzo con un parlamento a cargo del
presidente de la Fundacién Espafola, Dr Oscar
Asensio, quien destacé la tenacidad, la capacidad de
trabajo y el entusiasmo que tanto Raya como Gaona
han imprimido a una entidad que fue creciendo en
beligerancia a la vez que en asociados con una Unica
y exclusiva voluntad : luchar contra una enfermedad
que ha sido el azote de cientos de nifios y de sus famil-
ias y que gracias a la perseverancia, la lucha, la insis-
tencia y la presién, ha conseguido, a lo largo de los
anos, enormes logros. Desde el reconocimiento inca-
pacitante de la enfermedad, pasando por el cribado
neonatal para hacer diagnosticos rapidos y eficaces
hasta la obtencién de los nuevos moduladores gracias
a la investigacion génica y sus derivados, la ACFQ ha
mantenido una lina constante de aliento a las
unidades de los hospitales de referencia, a las familias,
a los especialistas y a todos los profesionales sanitarios
para no desfallecer en la bisqueda de una solucién
definitiva. Los avances, han sido permanentes y pro-
gresivos y, como explico el Dr Asensio, sin el trabajo y

onal °En orbita hacia el futuro
de la fibrosis quistica:
NUEvos retos”

El Dr Asensio, Paco Garcia y Juan de Silva presentando el
acto de homenaje

pPedro Gaona

Celestino Raya

Una imagen del video que preparé la ACFQ, con fotografias
de las actividades organizadas durante los afios de
la presidencia y la vicepresidencia de Celestino y Pedro

el entusiasmo de Celestino Raya, Pedro Gaona y las
familias que han dado aliento, la lucha contra la enfer-
medad en nuestro pais no estaria hoy donde se
encuentra. El Dr Asensio puso en valor no solo el tra-
bajo de la ACFQ en Cataluna y en Espafa, impulsan-
do la organizacién de afectados y familias alli donde
todavia no existia y poniendo en pie la Federacion
Espanola, sino algo que no se conoce tanto y que
demuestra la calidad humana del equipo encabezado
por Raya y Gaona: el apoyo constante a los mas des-

Paco Godoy y Paco Garcia, junto con Da Silva y el
Dr Asensio antes del inicio del acto de homenaje
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S ulabrad del predidente de la CAHEALD, S/ hco Cratrea

Un esfuerzo impagable

Estimados amigos, muchas gracias por estar aqui.

Hoy es un dia muy especial para todos nosotros, el colectivo
de Fibrosis Quistica. Homenajeamos a dos grandes per-
sonas, a Celestino y a Pedro, dos protagonistas de una lucha
contra la Fibrosis Quistica en Catalufia que dura mas de 25
afos.

En la pasada Asamblea de la Asociacion y posterior Junta
Directiva, el dia 4 de marzo, los dos nos comunicaron que no
continuarian como presidente y como vicepresidente, senci-
llamente porque ya era hora, no obstante, y menos mal, con-
tindan en la Junta como vocales.

Me dirijo a todos porque quiero que penséis por un momento
aquel dia en el que te dicen que tu hijo, hija, tiene una enfer-
medad incurable de cuyo nombre no sabias nada. Ese dia
empieza un desafio para toda la vida. Pase lo que pase, con
toda la incertidumbre, si miras al futuro pero miras mas alla de
ti mismo, conviertes tu causa en una causa colectiva, en un
compromiso. Justo en esa mirada aparece la grandeza huma-
na. El filésofo Spinoza, en su razonada ética, dibuja la tenden-
cia del hombre libre a estar junto a los demas y cuando se
rigen por la razén, ven lo que es esencial en la naturaleza
humana y que es idéntico en todos nosotros: una intuicion
clara de que si nos ayudamos los unos a los otros hacemos
algo util para cubrir nuestras necesidades. Ya no te separaras
de esa mirada y llevaras tu compromiso mas alla de lo razo-
nable, cuando dejas en ese camino de lucha contra la arbi-
trariedad de la naturaleza, incluso a lo que mas quieres: tu
hijo.

Cargarse en esta vida de valores esta reservado a gentes que
con su actividad se convierten en ejemplo de coherencia, ho-
nestidad y entrega desinteresada. Se van hilando en esa
lucha multitud de relaciones, complicidades, amigos investi-
gadores, clinicos, funcionarios, y vas superando con creces
las insuficiencias de un sistema que no siempre comprende y
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asume las prioridades. Se van librando batallas y se ganan
algunas. También se juntan agravios. Para los agradecidos,
esa lucha por nuestras reivindicaciones y por alcanzar nues-
tros derechos, es impagable.

Celestino y Pedro han puesto cuerpo y alma un dia tras otro
y lo han hecho de manera valiente, decidida y de forma incon-
formista, rebasando metas impensables y haciendo suya la
estrategia fundamental de apostar por la ciencia y de apostar
por el asociacionismo que supera todo egoismo e individua-
lismo.

Celestino, Pedro, habéis conseguido en estos mas de 25
afos que habéis estado al frente de la Asociacion, grandes
logros a nivel local, autonémico y nacional. Gracias a vuestra
lucha, humanidad, dedicacion, inteligencia y bondad, siempre
de forma altruista y solidaria, tenemos lo que tenemos: tres
centros de referencia para la FQ y dos centros de investi-
gacion ademas de una sede digna para nuestra labor.
Celestino, inculcaste a tu unico hijo, David, tu tesén y rebeldia
naturales. Tu hijo con FQ y que nos dej6é ya hace 13 afos,
comparecié en 2008 ante la Comisién de Peticiones del
Parlamento Europeo para poner fin a la arbitrariedad de las
normas aeroportuarias que impedian viajar con liquidos en
cabina. Gracias a él, las personas con Fibrosis Quistica han
podido viajar en avién sin dificultades y sin prohibiciones
durante todos estos afios. Como persona eres extraordinario,
doy fe, pero ademas tienes una familia ejemplar. La familia
Raya—Fernandez siempre ha estado a tu lado y ayudando a
la causa, hasta en los momentos mas complicados y dificiles
para vosotros. Es un enorme privilegio compartir vuestra
amistad.

Pedro, compairiero del alma de Celestino, con tu cordialidad,
cortesia, benevolencia, sencillez y simpatia, y junto a él,
habéis sabido llevar vuestras justas demandas a todos los
frentes de la lucha contra la Fibrosis Quistica. Habéis compar-
tido logros decisivos, como el certificado de discapacidad, las
unidades de FQ consolidadas, la unidad de trasplante, la
medicacion de dispensacion hospitalaria gratuita, los dos cen-
tros de investigacion, el programa de cribado neonatal,
fisioterapia respiratoria domiciliaria, la telemedici-
na y el piso de acogida para nuestros pacientes
ademas de las prestaciones sociales que disfruta-
mos por derecho.

Cumplimos hoy, pues, con nuestro deber al
realizar este acto de agradecimiento a nuestros
entrafiables compaferos y también a sus familias,
a Dioni, a David en la distancia, a Antonia, por lo
mucho que nos han regalado con su sacrificio,
con su presencia constante en la lucha por nues-
tra causa. 29 afos, Celestino, al frente de la
Asociacion, y los que quedan. 25 afios, Pedro,
como vicepresidente. Vuestro esfuerzo lo recono-
cemos como un tesoro que alimenta la esperanza
de conseguir algun dia el control total de esta
enfermedad en la que el destino nos ha colocado
pero que a la vez nos da la oportunidad de com-
partir un camino que el humanismo lo calificara de
ejemplar.

Gracias y mil gracias compafieros.



favorecidos en paises menos desarrollados, especial-
mente de Sudamérica, donde se ha impulsado la soli-
daridad humana y profesional y se ha dado ayuda
cada vez que ha hecho falta.

Por otra parte, Asensio destacé el impulso de
los nuevos moduladores para dar una nueva perspec-
tiva a la enfermedad sefalando todavia un porcentaje
importante de pacientes que no se pueden beneficiar
de esas mejoras, por lo que la presion social para
incentivar la investigacion que cubra a la totalidad de
afectados, sigue siendo una misién irrenunciable. Y
termind con una especie de lema de la Fundacién que
explica en buena parte el papel que la justicia social
juega en el soporte a las enfermedades minoritarias :
«Es mas importante el cédigo postal que el cédigo
genético», poniendo el acento en la desigualdad de
oportunidades en funcién del desarrollo econémico,
cultural y social de los estados.

El presidente de la Federacién Espanola de
FQ, Juan da Silva agradecié la presencia de tantas
personas en el acto de homenaje, sefal, explico, del
cari-ho que muchos profesionales y familias sienten y
seguro que sentiran hacia dos personas que se han
dejado la piel en el esfuerzo y que han hecho de su
labor un ejemplo de persistencia y buen hacer. Da
Silva se sintié agradecido y satisfecho de que esa
labor haya puesto la lucha contra la enfermedad en el
lugar donde se encuentra, tras un Congreso que ha
puesto de manifiesto, dijo, que las cosas se han hecho
bien, aunque el trabajo debe continuar porque, como
explicd, «el Kaftrio no hace milagros» y no se puede
actuar como si los hiciera.

El acto de homenaje tuvo la enorme ventaja
de estar conducido por un experto en estas lides que
ha sido durante muchos afos un desinteresado cola-
borador de la entidad, el presentador Jordi Hurtado
quien también sefnald, porque lo conoce de primera
mano, la generosidad de Celestino y de Pedro. Y por
ultimo, tomé la palabra el nuevo presidente de la enti-
dad, en un discurso leido que reproducimos integra-
mente en estas mismas paginas. A continuacion se
hizo el acto de entrega de los obsequios y galardones
y se cerro el acto con las emocionadas palabras de
Celestino Raya y de Pedro Gaona agradeciendo el
homenaje y haciendo a su vez la promesa de no aban-
donar ni la entidad ni la energia para seguir luchando
contra la FQ.

Celestino Raya aproveché su largo discurso de
mas de 8 minutos para hacer una sintesis de la historia
de la entidad, destacar la iniciativa del primer presi-

sarcel Sa0S

Los dos homenajeados, aplaudidos y abrazados por sus
sucesores en la ACFQ

N

Durante la entrega de los recuerdos conmemorativos

XVIl Congreso Na~cional
dela Sociedad’Es.panola
de Fibrosis Quistica

Barcelona

el futuro A
quistica: n

JORDIHURTADO

U rIDruUse s

Barcelona
16 3118 de noviembre
de 2023

] el

Jordi Hurtado haciendo las presentaciones

Per véncer la fibrosi quistica 33



El abrazo de los dos tltimos presidentes de la ACFQ, Paco Godoy, en la entrega de la placa conmemorativa a
Celestino Raya y Paco Garcia Pedro Gaona

El abrazo de los dos ultimos vicepresidentes de la ACFQ, Las palabras de Juan da Silva, presidente de la FEFQ,
Paco Godoy y Pedro Gaona durante el homenaje

El discurso del Dr Oscar
Asensio, presidente de la
Fundacién Espaiiola de FQ

Las insignias conmemorativas
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dente Jordi Esclusa y también de quienes en el afo
1970 pusieron en marcha la primera piedra de la aso-
ciacion catalana que finalmente no prosperaria porque
para entonces los hijos de los primeros iniciadores no
alcanzaban siquiera la pubertad y los padres desfalle-
cian tras aquellas dolorosas pérdidas irreparables.
Celestino explicéd la profesionalidad de los primeros
especialistas, el entusiasmo de quienes empezaron a
componer las unidades, el voluntarismo de tantos
padres y madres de afectados a los que se fueron
sumando afectados que ya superaban los primeros
estadios de la enfermedad y que se volcaban en sus
esfuerzos por conseguir mejoras sanitarias y econémi-
cas para los enfermos y sus familias. Mas tarde, la con-
secucion del cribado neonatal para hacer frente desde
los primeros instantes a la enfermedad y un tiempo
después los pasos conseguidos para los ensayos clini-

cos y los primeros farmacos, la ayuda a la investi-
gacion, el intenso trabajo de investigadores que
pusieron su conocimiento y su entusiasmo al servicio
de la mejora de las condiciones de vida de los afecta-
dos y sus familias. A continuacién puso énfasis en el
recuerdo a las enfermeras, a los fisios, a los médicos
especialistas, y a toda su gestion de calidad que ha
hecho la vida mas facil a los afectados y sus familias
hasta llegar a los nuevos moduladores que abren tan-
tas esperanzas de futuro. Y, finalmente, el recuerdo
emocionado a todos aquellos que se quedaron en el
camino y que lucharon mano a mano con los entusias-
tas de las asociaciones de todas las regiones para
impulsar la batalla contra la enfermedad.

Todo ello, con el agradecimiento de quienes
ahora dejan la primera linea de combate, pero
seguiran trabajando desde la retaguardia.

La entrega de dos ramos de flores a las esposas del
presidente y del vicepresidente

Foto final del homenaje. Los homenajeados con sus
esposas, los actuales presidente y vicepresidente de la
ACFQ, mas Juan da Silva y el Dr Oscar Asensio

Un gran equipo. De izquierda a
derecha: Paco Godoy, actual
vicepresidente de la entidad;

Nuria Sanz, coordinadora de la ACFQ;
Pedro Gaona, anterior vicepresidente,
el presentador y amigo entraiiable de la
ACFQ, Jordi Hurtado; el segundo
presidente y gran impulsor de la
ACFQ, Celestino Raya; el presidente de
la FEFQ, Juan da Silva; el Dr Oscar
Asensio, presidente del Comité
Organizador del Congreso y presidente
de la Fundacién Espaiiola de FQ;

Paco Garcia, presidente de la ACFQ y
Jordi San Martin, administrativo
contable de la entidad
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CHloticiad de dalet

Vertex anuncia la aprobacion de Kaftrio

entre los 2y 5 anos

El laboratorio Vertex Pharmaceuticals ha anun-
ciado que la Comisién Europea ha otorgado la
aprobacién para ampliar la indicacidon del Kaftrio
(ivacaftor/tezacaftor/elexacaftor) en combinacion
con ivacaftor para el tratamiento de nifos y nifas
con FQ que tengan entre 2 y 5 afios con al menos
una copia de la mutaciéon F508del en el gen CFTR,
independientemente de su otra mutacion.

Con esta autorizacién de comercializacién, el
laboratorio ya puede solicitar que se incluya esta
nueva indicaciéon de Kaftrio dentro del sistema
nacional de salud de cada pais de la Unién Europea.
Esperamos que, en Espana, Vertex solicite su co-
mercializacion para que el Ministerio de Sanidad
inicie el procedimiento de financiacién y pueda ser
aprobado por la Comisién Interministerial de
Precios de Medicamentos (CIPM) cuanto antes.

Desde la ACFQ nos congratulamos de esta
nueva ampliaciéon y confiamos en que este proceso
se realice de la forma mas agil posible, para que
muchos nifos y nifas a partir de 2 anos puedan
beneficiarse de este tratamiento, que permite fre-
nar de manera mas temprana el deterioro que pro-
duce la FQ en su organismo.

Conocida esta noticia, el Dr. Oscar Asensio, re-
presentante institucional de la SEFQ y presidente
de la FUEFQ ha declarado su satisfaccion por la
noticia y ha insisitido en que “hemos de avanzar
para priorizar las aprobaciones exprés para estas
situaciones de farmacos absolutamente probados
en sus ampliaciones etarias. Los nifos con FQ estan
doblemente discriminados en el acceso a los farma-
cos innovadores. Tendriamos que evitar el retraso
de la llegada del farmaco al paciente una vez haya
suficiente evidencia de su eficacia en enfermedades
degenerativas. El acceso no deberia estar ligado a
la negociaciéon sobre su financiacién o las burocra-
cias de cada pais tras la aprobacién de la Agencia

Europea del Medicamento donde ya participan los
estados miembros”.

Por su parte, Juan Da Silva, presidente de la
Federacion Espanola de Fibrosis Quistica (FEFQ) y
vicepresidente de la FUEFQ ha comentado al
respecto que “la posibilidad de poder administrar
este tratamiento en edades tempranas, incluso
antes de que los sintomas aparezcan y/o se produz-
can danos irreversibles, va a ayudar a aumentar la
calidad y esperanza de vida de las préximas genera-
ciones de personas con FQ. Estamos ante una gran
oportunidad de cumplir la esperanza de nuestros
pequenos y sus familias que lo estan esperando
desde que han recibido el diagnéstico. Desde la
Federacion confiamos en que, tanto el laboratorio
como el Ministerio de Sanidad de Espana, sigan
apostando por la innovacion, como ya lo han hecho
para el colectivo de mas de 6 anos, llegando a un
acuerdo razonable y sostenible que haga que pron-
to esté disponible en Espana”. En la misma linea se
ha pronunciado el presidente de la ACFQ, Paco
Garcia.

Como es conocido, actualmente en Espana el
medicamento Kaftrio, en combinacidn con
lvacaftor, estd disponible para el tratamiento de
personas con FQ a partir de los 6 anos desde el 1
de noviembre de 2022.

VERTEX

European Commission Approves KAFTRIO® in Combination With Ivacaftor for the Treatment of
Children With Cystic Fibrosis Ages 2 Through 5

November 23, 2023
-More than 1,200 children are newly eligible for a medicine that could treat the underlying cause of their disease-

BOSTON--(BUSINESS WIRE)--Nov. 23, 2023~ Vertex Pharmaceuticals Incorparated (Nasdaq: VRTX) today announced that the European
Commission has granted approval for the label expansion of KAFTRIO® (i )ina tion regimen with ivacaftor for
the treatment of children with cystic fibrosis (CF) ages 2 through 5 years old who have at least one F508del mutation in the cystic fibrosis
transmembrane conductance regulator (CFTR) gene.

“In addition to data from clinical trials, long-term and real-world data have demonstrated the significant clinical benefit of KAFTRIO in eligible people
living with CF, and today’s news means that young children across Europe can now benefit from this important medicine,” said Carmen Bozic, M.D.,
Executive Vice President, Global Medicines Development and Medical Affairs, and Chief Medical Officer, Vertex.

“As CF starts in early childhood and is a progressive disease, it is important to treat people with CF as early as possible. With the approval of
KAFTRIO for children as young as 2 years, we can now treat young children with a medicine that has the potential to slow disease progression by
Medicine

the uinderlving canse of the disease " said Prafessar Marcs A Mall M D Head of the Denartment af Pediatrie

Volem agrair a tots els socis, col-laboradors, empreses i amics que fan donacions i organitzen activitats per continuar la

lluita contra la fibrosi quistica, la seva generositat i el seu extraordinari esperit solidari. Sense el seu esfor¢ no podriem

mantenir la col-laboraci6 economica per millorar les unitats hospitalaries ni contribuir a la recerca biomeédica.
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Para el primer trimestre del 2024 se
reactivara el plan antitabaco

Para este primer trimestre del afo que viene
(2024) esta previsto que Sanidad reactive la
aprobacién del plan antitabaco que lleva dos anos
de espera. El Plan Integral de Prevenciéon del
Tabaquismo (PIT 2021-2025) plantea ampliar las
zonas libres de humo —como prohibir fumar en las
terrazas de los bares— y enfrentarse a algunas
politicas de lideres de la derecha (Ayuso en Madrid,
por ejemplo) que apelan a la libertad de los
espanoles. A este respecto, el presidente del
Comité Nacional para la Prevencién del Tabaquismo
(CNPT), el Dr Francisco Pascual ha sido tajante:
«Libertad es permitir que la gente este sanan.

A mediados de este mes de diciembre, el Dr
Pascual se reunia con el secretario de Estado de
Sanidad, Javier Padilla, un poco después de que la
ministra avanzara su intencién de recuperar el plan
antitabaco que se encargé hace anos al CNPT y que
no llegd a entrar en vigor por la convocatoria de las
elecciones generales. El objetivo de Sanidad
pasaria, entre otras cuestiones, por ampliar esos
espacios libres de humo.

En la reunidn con Padilla, Francisco Pascual
mostraba el apoyo del Comité que preside a la hora
de adoptar medidas que "apuesten, con decision,
por politicas de prevencion y control del tabaquis-
mo en nuestro pais, para atajar el mayor reto de
salud publica al que nos enfrentamos”. En este sen-
tido aseguré que la intencidn expresada por la
nueva ministra, estd en linea con la mejora de la
salud publica de la ciudadania.

La ministra Mdnica Garcia cuenta con el apoyo
de las 43 entidades sanitarias —tanto de Atencidn
Primaria como hospitalaria, pacientes y sociedad
civil— que integran el CNPT para incentivar "las
politicas de control de tabaco que no se pusieron en
marcha en los Gltimos anos por varios motivos y que
resulta urgente activar cuanto antes para hacer
frente a la primera causa de mortalidad prematura
evitable en nuestro pais: el tabaquismo".

Entre esas politicas de control esté la aprobacion
del PIT 2021-2025, sobre el que existia un consenso
unanime entre la comunidad sanitaria "y cuya
aprobacién se paralizé de un dia para otro sin que

se dieran explicaciones al respecto". Para el Dr
Pascual, este Plan debe ser el germen para una Ley
de Tabaco que sustituya a la de la actualidad,
aprobada en 2005.

La ley antitabaco de 2005 (y su ampliacién en
2010) a través de la cual se extendieron los espacios
libres de humos —como los parques infantiles,
recintos escolares y centros sanitarios-- fue de las
mas avanzadas de Europa. Pero, la falta de medidas
que la implementaran en la Gltima década, ha hecho
que Espana de algunos pasos atras, segun el Dr.
Pascual

El PIT podria ponerse en marcha, augura
Pascual, en el primer trimestre de 2024 y entre sus
medidas suplementarias podria ser el principio del
fin para los que fuman mientras conducen.

En su opinidn, los consejos sanitarios como el de
no fumar, para llegar a buen término, deben estar
regulados mediante una normativa y sobre el
debate en torno a la libertad aclara: ";Y la libertad
de una persona de sentarse en una terraza y no tra-
garse su humo?, jeso no lo respetamos? Para ser
libre debes respetar siempre al que tienes al lado.
Ademas, hay articulos cientificos que te dicen que si
te sientas en una terraza, el que esta a tu lado tam-
bién estd fumando". Y concluye: "La sociedad vive
en una paradoja. Yo siempre pensé que se mezcla-
ban intereses sanitarios y econémicos, pero ahora
también son politicos. No se deberia llegar a la con-
frontacién con estos temas".
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Magic Hearts, el invento de
Debora Ribosa para la solidaridad

Hay muchas maneras de ser generoso/a pero una de
las mas hermosas es dedicarle tu tiempo y los

acontecimientos intimos mas importantes de tu vida
a los demas. Hay muchas personas generosas, pero
I’ACFQ se ha encontrado en su trayectoria, a una muy
destacada. Se trata de Debora Ribosa, fundadora de la
Fundacion Magic Hearts (corazones magicos) con la

que hemos querido hablar.

Debora aproveché el dia de su boda, en septiembre
de 2023, para recoger dinero para la FQ. No quiso
regalos y ella nos explicé por qué. Porque conocié la
enfermedad a través de una gran amiga y de la
persona que la ayudé a poner en marcha la Fundacion
y porque tiene un corazén magico que pone al servicio
de los que necesitan colaboracién y solidaridad.

Debora, ;explicanos tus razones?

Mira, tengo una amiga muy amiga que esta rela-
cionada con la enfermedad y cuédndo estaba poniendo
en marcha la fundacién, otro amigo que me ha ayudado
mucho, Xavier Vilaseca, me comentd que su hija tam-
bién esta afectada de FQ. Yo me casaba en septiembre,
y aprovechando que en ese mes se celebra el Dia Mun-
dial de la Fibrosisi Quistica, me parecié muy adecuado
poner en marcha un plan. Como que mi marido y yo no
necesitdbamos nada especial, porque tenemos la casa
montada, ni tampoco viajes, porque en verano hicimos
uno con nuestros hijos en plan preboda, pensamos que,
cémo iban a ser inevitables los detalles, podiamos apro-
vechar para hacer una donacién a la ACFQ de todo lo
que se recogiera ese dia. Y asi lo hicimos. Se recogieron
algo mas de 8.000 euros que fueron entregdos integra-
mente a la ACFQ para ayudar a algo que resulta tan
imprescindible como es la investigacion cientifica para
superar la enfermedad.

Pero Debora, tu ya habias montado una especie
de ONG, Magic Hearts...
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Si, cierto. Cuando cumpli 40 afos, pensé que, en
lugar de recibir cuatro regalos y cosas que apenas se
necesitan, lo mejor seria anunciar a mis amigos un crow-
founding para ayudar a una entidad determinada y me
estuve informando vy llegué a una pagina que es «Mi
grano de arena» donde hacen cosas maravillosas. Y
entonces planteé un reto para mi cumpleanos que iba
en la misma linea: corazones solidarios. Hice una fiesta
con mis invitados y se consiguid una super-recaudacion.
Yo, en aquellos momentos tenia una ludoteca, donde
hacia talleres infantiles en inglés porque me especialicé
en magisterio en lenguas extranjeras y organizaba fies-
tas infantiles los fines de semana. Y uni mis dos pasiones
que eran los nifios (por eso estudié magisterio) y las rela-
ciones publicas que era lo que habia estudiado inicial-
mente. Me encanta organizar fiestas y ya ves...

Y las haces muy bien por lo que parece.

Bueno, cuando le pones carifio y pasion a algo,
suele funcionar. Y a raiz de eso de mi cumpleanos,
empecé a organizar fiestas solidarias en mi ludoteca
una vez al mes, de modo que poco a poco vas cono-
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para organizar distintos eventos.

#

multiples propuestas... que

Algunos mas grandes, otros mas
pequenos, unos donde se recauda
mas, otros menos. Pero que me permite hacer algo asi
todos los meses. En todos los casos, eventos para
recoger dinero para actividades solidarias con las enfer-
medades raras. Bueno todas menos una, Sonrisas de
Bombay que es una organizacion amiga que trabaja
con mujeres y nifas en la India. Yo
parto de la base de que a la
gente le cuesta, en gene-ral,
donar asi por las buenas, pero si
organizas un evento, a la gente le
cuesta menos, porque sales
(después de la pandemia todos
tenemos muchas ganas de salir),
te lo pasas bien y al mismo tiem-
po realizas una accién solidaria
que en el mundo en que vivimos
siempre es muy importante.

M MAGIC HEART:

¢En qué consisten los even-
tos?

Un ejemplo. En noviembre
montamos un Halloween en un
restaurante en plan pica-pica,

pienso ir repitiendo periddicamente para animar a
mas gente e incorporar nuevas propuestas solidarias.

¢Y de donde sale la generosidad?

Pues, no sé, porque en realidad me siento muy afor-
tunada de lo que tengo y me parece, claramente, una
obligacién moral.

Eventos

Fundaciones y ONG's Contacto

S

Eventos pasados

1

DICIEMBRE

VIERNES
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