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1. Antecedentes y proposito de la estrategia de investigacion

Las enfermedades neurodegenerativas (ND) son causantes de estados atenuantes, en gran medida sin tratamiento y
gue estan estrechamente vinculados con la edad. Entre estos trastornos, las demencias son responsables de la
mayor carga de enfermedad, siendo la enfermedad de Alzheimer y otros trastornos relacionados la causa de
afectacion de aproximadamente 7 millones de personas en Europa, cifra cuya duplicacion esta prevista cada 20 afios,
a medida que se produzca el envejecimiento de la poblacion. En la actualidad, la atencion y tratamiento de pacientes
con algun tipo de demencia en Europa, supone un coste del orden € 130 millones (billones) de euros al afio,
poniendo de manifiesto que las enfermedades neurodegenerativas relacionadas con la edad, constituyen uno de los
principales retos médicos y sociales a los que se enfrenta nuestra sociedad.

El Programa Conjunto de la UE para la Investigacion en Enfermedades Neurodegenerativas (JPND-“Joint
Programming on Neurodegenerative Disease Research”) es una iniciativa innovadora de investigacion colaborativa
creada para afrontar los crecientes desafios que plantean estas enfermedades. Su objetivo es potenciar el impacto
de la investigacion mediante la alineacién de programas nacionales de investigacion existentes y la identificacion de
objetivos comunes cuyo alcance se beneficiaria a través de una accién conjunta. Esta Estrategia de Investigacion
proporciona un marco para futuras inversiones y demuestra que el esfuerzo de investigacion en el seno de la Union
Europea puede aprovecharse para mejorar la atencién en la prevencién, diagndstico y tratamiento de pacientes que
sufren estas enfermedades.

2. Prioridades cientificas y actividades de apoyo

Prioridades cientificas

Para lograr este impacto, es necesario potenciar enfoques novedosos y multidisciplinares, fortalecer y extender las
capacidades existentes a todo el espectro de la investigacidn basica, clinica, en salud publica y traslacional. A tal
efecto, se han identificado una serie de temas prioritarios para las futuras investigaciones:

e Origenes de las enfermedades neurodegenerativas (ND): es necesario un mayor conocimiento sobre las
causas especificas de las ND, los factores que determinan el riesgo de las personas y la resistencia asi como
los eventos que disparan la enfermedad. La caracterizacién de las poblaciones en riesgo debera, en Ultima
instancia, definir las estrategias en materia de prevencion para lo cual sera necesario desarrollar programas
de investigacién que revelen y evallen la interrelacién de nuevos factores de riesgo genéticos, epigenéticos y
medioambientales. Junto a esto hay una necesidad de comprender mejor el proceso normal de
envejecimiento y su relacion con el desarrollo y la progresién de las enfermedades ND. La identificacion de
moduladores ambientales y de comportamiento de estos procesos también proporcionara informacién sobre
los factores que determinan la proteccioén y la capacidad de recuperacién de la enfermedad.

e Mecanismos y modelos de enfermedad: la mejor comprension de los mecanismos de la enfermedad es
fundamental para favorecer el desarrollo de nuevas técnicas diagnésticas y terapéuticas, asi como la
identificacién de las ventanas temporales mas adecuadas para la intervencién. Entre los multiples objetivos
que se persiguen, es necesario establecer nuevas herramientas de trabajo experimental basadas en nuevos
modelos animales y cultivos celulares capaces de representar con precision los elementos clave del proceso
de la enfermedad, y que tengan en cuenta factores como la naturaleza progresiva de las ND, las
comorbilidades, el género y el envejecimiento. Sera también esencial dilucidar las bases biol6gicas y
ambientales de los sintomas conductuales y psicoldgicos en las enfermedades ND.

¢ Definicion y Diagnéstico de la enfermedad: la evaluacion clinica estandar no logra captar la complejidad
de la enfermedad neurodegenerativa comun, siendo por tanto un requisito basico el perfeccionamiento y
actualizacion de los criterios de diagnostico actuales. La diversidad de formas y subtipos de enfermedades
ND, incluyendo las etapas previas a la aparicion de los sintomas clinicos, requieren una mejor definicién. De



forma paralela, es importante mejorar y crear nuevas herramientas de diagndstico que permitan la deteccion
precisa y en su etapa mas temprana de las mismas. El establecimiento de nuevos biomarcadores que
proporcionen el vinculo entre los ensayos en humanos y las investigaciones en modelos animales, asi como
las medidas de progresion de la enfermedad, el pronéstico y los efectos del tratamiento, es esencial. La
normalizacién, armonizacion y evaluacion a través de estas herramientas sera fundamental para asegurar la
comparabilidad de los resultados y los estudios transversales de centros.

Tratamiento y prevencion: El progreso en la identificacion de nuevas dianas terapéuticas y el desarrollo de
farmacos contra ellos se vera reforzado a través del fomento de una conexion bidireccional entre los estudios
en modelos animales y celulares y los pacientes. Alternativamente, los procedimientos para mejorar la
seleccion (o estratificacion), de los pacientes en ensayos clinicos proporcionaria una mayor probabilidad de
mostrar la eficacia clinica de nuevos tratamientos. Deben impulsarse estudios orientados a un mayor
desarrollo de las intervenciones psicosociales, prestando especial atencion a la promocion de la inclusion
social y la participacién del cuidador/a; por otro lado, el establecimiento de cohortes de pacientes con ND
preclinicas proporcionaria una plataforma para el analisis futuro de las intervenciones con el objeto de
prevenir o retrasar la progresion de la enfermedad. Por Ultimo, deben realizarse propuestas a largo plazo que
promuevan estrategias regenerativas y que desarrollen nuevos sistemas para el suministro y seleccién de
medicamentos y productos biolégicos destinados a dianas especificas en el cerebro y el sistema nervioso.

Salud y asistencia social: en la actualidad no es eficiente la coordinacién entre los sistemas de salud y
asistencia social en los distintos paises de la UE. Esto exige una evaluacion de la equidad en el acceso a los
mismos, su eficacia y rentabilidad asi como las vias para el diagnéstico, tratamiento, atencién y cuidados de
las END en toda Europa. Existe una necesidad de identificar los factores criticos que inciden en la
discapacidad y la salud relacionados con la calidad de vida (Quality od Life —QoL-) en las ND, incluyendo los
efectos de la comorbilidad, la nutricién y la fragilidad, la interaccion con la familia, los cuidadores, el medio
ambiente y la salud y los sistemas de asistencia social. También es necesario afrontar el hecho de que
actualmente la evidencia de las estrategias terapéuticas, se deriva principalmente de estudios intensivos y de
corta duracién que no reflejan facilmente la configuracion del "'mundo real". Esto hace necesario adoptar
medidas de mejora de los resultados que reflejen adecuadamente las perspectivas de los pacientes y de sus
cuidadores. Tecnologias de vida cotidiana asistida pueden ayudar a responder a las necesidades de los
pacientes con ND en los estados de enfermedad temprana y moderada, asi como a las de sus cuidadores, a
pesar de que debe hacerse un mayor énfasis en la carga especifica de las ND en lugar de centrarse en el
envejecimiento en general. La investigacion en el futuro debe desarrollarse en relacion a los medicamentos
paliativos y el final de la vida que, junto con otras areas de investigacion de ND, deberian integrar la
complejidad de cuestiones éticos que acompafian a estas enfermedades.

Actividades de apoyo

Para asegurar el avance de las prioridades cientificas descritas anteriormente, sera necesario el desarrollo de una
serie de actividades de caracter:

Conocer nuestra capacidad de investigacion: se ha realizado un mapa de la actividad investigadora a
nivel de pais y de la UE con el objetivo de identificar tanto las carencias como aquellas oportunidades que se
pueden abordar a través de una mejor coordinacion y financiacion. A partir de este estudio se ha creado una
base de datos publica que no solo serd un escaparate de la investigacién en curso de las enfermedades ND
en toda Europa, sino que permitird promover un mejor uso de los recursos y las infraestructuras.

Infraestructura de apoyo y plataformas: Al tratar de crear un entorno propicio para la investigacion de
enfermedades ND, surge la necesidad de impulsar la integracién y armonizacion de bases de datos e
instrumentos, asi como de promover herramientas de acceso abierto (open access) para su uso. Se deben
potenciar la normalizacion de directrices, métodos y herramientas para la recoleccién y el andlisis de datos,
qgue permitan hacer frente a las exigencias de las plataformas tecnoldgicas de alto rendimiento y a los



biobancos asi como ejercer una mejor explotacion de las cohortes poblacionales. Sera fundamental revisar
las politicas cientificas actuales para facilitar la investigacion en todo el espectro de las estructuras de salud,
incluyendo hospitales generales y centros de atencion primaria y comunitaria.

Colaboracioén con la industria: son muchas las entidades privadas comprometidas con la investigacion de
las ND; desde los sectores farmacéutico, de diagnéstico y biotecnoldgico hasta los sectores de asistencia
cotidiana de la vida, los profesionales de la salud y la industria del cuidado del hogar. Es por tanto esencial
una conexion entre y a través de los ambitos académicos y comerciales que posibiliten la oferta de nuevas
propuestas en el tratamiento y en los cuidados. Desde la iniciativa JPND se promovera el intercambio de
datos y de recursos entre la industria y las instituciones generadoras de conocimiento.

Colaboracion con organismos reguladores: El fomento de la traslacion efectiva de la investigacion a
través de beneficios para el paciente requiere el compromiso y la cooperacion con las principales agencias
reguladoras europeas y nacionales, para asegurar una comprension adecuada de la normativa por los
investigadores y de las condiciones que su adopcion conlleva. Es fundamental la creacion de redes de apoyo
a la normativa a través de las cuales pueda darse orientacion e informacion acerca del disefio de proyectos y
potenciales cuellos de botella en los momentos iniciales del proyecto.

Asociacién internacional mas alla de Europa: se reconoce que la investigacion clinica y el impacto social
de las enfermedades ND es un problema de alcance mundial, y que por ello pueden surgir oportunidades
para unir los esfuerzos de investigacion que se estan llevando a cabo en todo el mundo dentro de esta area.
Se contempla una cooperacion estratégicamente dirigida y orientada a crear valor afiadido a los objetivos del
JPND.

Construccion de Capacidad: resulta necesario el fortalecimiento de determinadas areas de investigacion
gue carecen del desarrollo adecuado. En este sentido, deben establecerse redes transversales de
investigadores intra e interdisciplinares. De forma especial, habr que realizar un esfuerzo para promover
investigadores clinicos y traslacionales, aumentando el nimero de profesionales con experiencia en las
enfermedades ND dentro de campos como la economia de la salud, estadistica, biologia computacional y
bioinformatica. Con el fin de garantizar que la excelencia en el campo de la atencién sanitaria y social se
establece sobre una base mas amplia en toda Europa, se podrian crear nodos de investigacion que apoyen
el estudio y la evaluacion de las vias de las intervenciones, servicios y atencion.

Educacioén y capacitacion: El asesoramiento a los pacientes con enfermedades ND por los diferentes
profesionales de la salud y la atencidon social, debe basarse en una buena comprensién de la enfermedad, las
necesidades especiales de los pacientes con estas condiciones y las opciones de tratamientos basados en la
evidencia. Con el fin de lograr este objetivo, deberan adecuarse programas de formacién en investigacion
clinica, que logren incorporar una cultura de investigacion en todos los &mbitos de la atencion sanitaria y
social. Paralelamente, surge la necesidad de promover mensajes de salud publica que ayuden a mitigar los
factores de riesgo de las enfermedades ND y que estan asociados con un estilo de vida poco saludable.
Dichos mensajes deberan estar respaldados por la investigacion acerca de cual es el mejor procedimiento
para lograr un cambio de comportamiento a nivel de poblacion.



e Conexién con los responsables politicos: EI JPND proporcionara un marco a través del cual se podran
detectar y definir temas relevantes a tener en consideracion por las politicas nacionales, las cuales deberan
fomentar la compatibilidad entre los programas nacionales de investigacién de los diferentes paises. Deben
abordarse dos lagunas existentes actualmente en las politicas de investigacién de las enfermedades ND; en
primer lugar, la aplicacion de nuevas tecnologias en areas como la telemedicina, la vida asistida cotidiana o
en la prestacion de servicios, y en segundo lugar, en la traslacion e implementacién eficaz de resultados de la
investigacién en las politicas de salud publica.

e Comunicacién y difusién: Para una traduccién efectiva a la politica y a la practica, la agenda de
investigacion debe conectarse y trabajar con un amplio rango de sectores. JPND se asegurara de que todas
las comunidades interesadas estan bien informados sobre la investigacion mas actual de las enfermedades
ND vy sus resultados, aumentando la sensibilizacion y apoyo a la investigacién entre las autoridades
responsables, los pacientes, las organizaciones de pacientes y cuidadores y el pablico. Esto también deberia
ayudar a aumentar la participacién en la investigacion y a reducir el estigma asociado a las ND.

3. Lanzamiento de la estrategia de investigacion

La estrategia de investigacién proporciona un marco de oportunidades para los paises involucrados en el JPND y
dispuestos a participar en acciones conjuntas, que se llevard a cabo mediante actividades de cooperacién que
alineen la financiacion y programacion nacional de los diferentes paises, con el objetivo de lograr un mayor impacto
asi como la provision de nuevos fondos. Un principio rector de su puesta en marcha seré el apoyo a una
investigacion de excelencia y maxima calidad.

4. Resumen

El JPND constituye un ejemplo pionero de programacion conjunta para el fomento de la investigacion en el seno de la
Unién Europea destinado a grandes desafios cientificos que necesiten una respuesta que supere la capacidad de un
pais, basandose en la alineacion de los Programas Nacionales de Investigaciéon dedicados a dichos desafios. Este
documento expone la vision comun de los 24 paises europeos participantes, y ofrece un enfoque estratégico para
apoyar la investigacién a nivel mundial con el fin de que se puedan aprovechar nuevas oportunidades cientificas,
superar las barreras que frenen el progreso, y ofrecer nuevos ideas para la prevencion, intervencion y atencién de las
enfermedades ND. Las recomendaciones incluidas en la Estrategia de Investigacidn abordan el espectro completo de
la investigacién y estan orientadas a lograr la creacion de impacto y el reconocimiento del importante papel que
juegan otros grupos de interés en el desarrollo de este programa. El objetivo ultimo es desarrollar programas de
investigacién que puedan trasladarse a la practica clinica mejorando la salud y el bienestar de los pacientes con
enfermedades ND asi como el de sus familias y cuidadores, aportando a su vez beneficios econémicos y sociales en
toda la Union Europea.
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