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El Virus de la Inmunode!ciencia Humana (VIH) 
causante del SIDA es capaz de llevar a la muerte del 
paciente en pocos años si no se lleva tratamiento 
alguno. En 1987 surgieron los primeros tratamientos 
capaces de reducir la progresión de la enfermedad en 
los afectados mediante la aplicación de determinadas 
sustancias antivirales. A día de hoy las personas afec-
tadas pueden llevar una vida prácticamente normal 
siempre y cuando no dejen de tomar la medicación, 
que ha quedado reducida a la toma diaria de una 
pastilla en la que se concentran diversos componen-
tes activos, como los HAART (highly active antiretrovi-
rals) los cuales, aunque no supongan una cura de!ni-
tiva, al menos impiden el desarrollo de la enfermedad 
(1).

No obstante, todavía queda mucho que hacer 
pues lo deseable es conseguir la cura de!nitiva de 
manera que los afectados no tengan que depender 
de por vida de una medicación diaria no exenta en 
absoluto de efectos secundarios (diarreas, vómitos, 
diabetes, daños permanentes en hígado, alteraciones 
del corazón, etc.). Además, dada la alta capacidad de 
mutación del virus, hay que estar continuamente 
investigando para encontrar nuevos antivirales con-
forme el virus va mutando (2).

Estos inconvenientes requieren la utilización de 
nuevos tratamientos que se puedan aplicar combina-
dos o no a los actuales. En este sentido, hay investi-
gadores que están apostando por la terapia génica la 
cual contiene en potencia un abanico de posibilida-
des en teoría tan simples que hacen pensar cómo que 
no se ha avanzado antes en esa dirección. 

La terapia génica consiste básicamente en la in-
troducción de un gen controlado por un promotor en 
células somáticas, de tal modo que debe transcribirse 
en las células diana en niveles adecuados. Según esto, 
si introdujéramos un gen que hace a las células resis-
tentes a la infección por VIH podríamos controlar o 
curar la enfermedad. 

Para entender un poco mejor lo que se acaba de 
proponer hagamos un breve recordatorio del modo 
de actuar del virus del SIDA: Éste, se introduce en los 
linfocitos CD4 (también llamados T helper o T4), pro-
vocando una disminución lenta, pero progresiva de 
los mismos. Estos linfocitos se encargan de defender-
nos de diversos tipos de infecciones, sobre todo de 
aquellas en que los microbios se introducen dentro 
de nuestras células. El virus presenta en su super!cie 
la glucoproteína gp120, que interacciona perfecta-
mente con la proteína CD4, permitiendo de este mo-
do la conexión con el linfocito seguida de incorpora-
ción en él. Cuando el número de las células CD4 es 
inferior a 200 por mm3, la situación se vuelve muy 
grave para el paciente. 

Por otro lado, conviene recordar que las células de 
nuestro cuerpo proceden de otras presentes en nues-
tra médula ósea, concretamente las células madres 
(también llamadas stem cells o madres de todas las 
células) que pueden dividirse y diferenciar para dar 
un amplio rango de tipos celulares en nuestro orga-

nismo, entre ellos, linfocitos T CD4, los principales 
afectados por los VIH. Teniendo en cuenta lo hasta 
ahora dicho, si inyectamos un gen que con!era resis-
tencia al VIH en las células madre habría muchos tipos 
celulares con resistencia a la infección.

No obstante, el éxito de la terapia génica depende 
de varias presunciones. La primera es que el sistema 
inmune del paciente esté en buenas condiciones y 
responda a la repoblación con células madre trans-
formadas. En este sentido, algunos investigadores 
sospechan que hay enfermos de SIDA que presentan 
alterado el timo por el virus, pudiendo impedir ello el 
desarrollo de células CD4 sanas (ya que se diferencian 
en el timo). Por eso, estos investigadores apuestan por 
transformar directamente las células CD4. (3) 

Otro requisito para el éxito de la terapia génica es 
encontrar un gen que convierta a las células en resis-
tentes al virus del SIDA. En referencia a ello, ha habido 
algunos avances habiéndose encontrado proteínas 
que son capaces de crear dicha resistencia (4)(5). Des-
pués sería necesario inyectar el gen deseado de mane-
ra e!ciente en el genoma de las células. Pero esto no 
parece difícil gracias a los vectores virales, habiendo 
experimentos en los que se ha demostrado su efecti-
vidad y seguridad. Así por ejemplo los mejores vecto-
res candidatos podrían ser OZ1 (un virus modi!cado 
de ratón) o incluso versiones de VIH (virus de la 
subfamilia lentivirinae dentro de la familia retroviri-
dae). (3)(6)

Pues bien, a pesar de las presunciones indicadas, 
hay un grupo de investigación, dentro de los pocos 
grupos que en la actualidad parecen estar abordando 
la cura del SIDA apoyándose en las herramientas de la 
terapia génica, que en 2009 ha publicado resultados 
esperanzadores tras haber realizado sus estudios en 
más de 100 voluntarios (6). Pasemos a resumir breve-
mente el citado trabajo:

Primero trataron a los pacientes con unos factores 
de crecimiento que estimulan la producción de leuco-
citos. Una vez conseguido esto, extrajeron sangre del 
paciente y se separaron las células madre, las cuales se 
colocarían en placas de cultivo.

Estando ahí, estas células fueron infectadas con el 
vector OZ1, portador del transgén que en este caso 
codi!ca para una ribozima (Rz2) capaz de detener la 
replicación de virus en cinco puntos de su ciclo de 
replicación. 

Una vez que las células madre quedaron equipa-
das con el gen antiviral, fueron reinyectadas en el pa-
ciente. La idea era que estas células se dirigieran a la 
médula ósea, la poblaran y se diferenciaran en linfoci-
tos T4 resistentes al VIH. Mientras el resto de linfocitos 
T4 envejecieran y murieran o fueran destruidas por el 
virus, estas nuevas células T las irían reemplazando 
creando una resistencia al VIH permanente en el orga-
nismo. 

En la segunda fase de la experimentación, 74 pa-
cientes fueron tratados con la células madre portado-
ras del transgén mientras que 36 pacientes control 
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recibieron placebos. Todos los pacientes estaban in-
fectados de SIDA y tenían controlada la infección con  
medicamentos antiretrovirales (combinación de dro-
gas HAART)(1).

El primer gran logro fue que nadie resultó dañado. 
Incluso tras 100 semanas de estudio nadie empeoró a 
consecuencia del tratamiento y no hubo señales de 
que el VIH creara resistencia frente a la ribozima. 
Además, a pesar de las presunciones y de que las dosis 
de células madre que se inyectaron fueron mínimas, 
se consiguieron efectos anti-HIV: Durante las 100 se-
manas de observación, los pacientes que recibieron el 
transgén habían aumentado su población de linfoci-
tos CD4, por lo que hay que presuponer que hubo 

células madres que se dirigieron a la médula y que los 
linfocitos T se pudieron diferenciar en el timo. También se 
vio que estos pacientes podían permitirse dejar de tomar 
los medicamentos antivirales durante periodos de tiempo 
mayores que los que recibieron el placebo, poseyendo 
además una menor carga vírica que los pacientes control.

Ahora que hay resultados que muestran que este tipo 
de terapia puede funcionar, habría que diseñar futuros 
tratamientos similares en los que se puedan aumentar las 
dosis, utilizar secuencias antivirales más potentes o solven-
tar los posibles efectos secundarios derivados de una res-
puesta inmune al producto del transgén, etc. Una vez con-
seguidos estos retoques tendríamos posiblemente una 
cura de!nitiva para el SIDA. 
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