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Mision

La mision del CIRM es acelerar la ciencia de clase mundial para brindar
tratamientos de medicina regenerativa transformadores de manera equitativa

a una California y un mundo diversos.

Hace veinte afios, los californianos aprobaron
la Proposicion 71 para establecer el Instituto de
Medicina Regenerativa de California (CIRM), la
primera agencia estatal dedicada a promover
la investigacion y las terapias de células madre
de vanguardia.

Este apoyo impulsé la mision del CIRM

de brindar terapias transformadoras a los
californianos vy, al hacerlo, catalizé el campo de
la medicina regenerativa en todo el estado.

La aprobacion de la Proposicion 14 en 2020
renovo los fondos del CIRM por otros $5.5
mil millones, lo que permitio a la Agencia
continuar su importante trabajo para abordar
enfermedades con grandes necesidades
médicas insatisfechas.

Durante este tiempo, el CIRM ha acelerado
el desarrollo de tratamientos innovadores y
ha nutrido el ecosistema biotecnolégico de
California, que abarca hospitales y clinicas,
sitios de fabricacion y colaboraciones vitales
con la industria.

A través de estas iniciativas y programas, el
CIRM continta acelerando el camino desde el
descubrimiento cientifico hasta la atencion al
paciente.

A medida que el CIRM avanza hacia su tercera
década, su promesa permanece: acelerar la
medicina regenerativa para el bienestar de
todos los californianos.
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Al financiar la mejor medicina regenerativa del mundo,
el CIRM continta impulsando este progreso en el
tratamiento de enfermedades como el cancer, la
diabetes, la enfermedad de Parkinson, los trastornos
genéticos y mas.

Pero no se trata solo de encontrar nuevos tratamientos,
se trata de revolucionar la ciencia y la prestacion de
atencion médica.

A través de sus pilares educativos, el CIRM
empodera a las mentes mas brillantes para que
descubran descubrimientos que aborden las causas
fundamentales de las enfermedades.

Estos enfoques tienen el potencial de tener un impacto
significativo, particularmente para las comunidades
que histéricamente han enfrentado barreras para
acceder a una atencion médica de calidad.

El CIRM continuara asociandose con cientificos,
defensores de pacientes, lideres de la industria y todas
las demas partes interesadas para cumplir con nuestra
mision.
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Cartas de Liderazgo

Panorama general de nuestro impacto

Estimados conciudadanos de California:
El afilo 2024 marca el 20 aniversario
del CIRM como la agencia de

subvenciones emblematica del
estado en apoyo de la investigacion sobre
terapias celulares y genéticas. Este afio, el
CIRM ha alcanzado un hito significativo al

superar la marca de los 100 ensayos clinicos
en humanos.

Hemos lanzado iniciativas como el Programa
de Apoyo al Paciente (PSP) para ampliar el
acceso a ensayos clinicos y tratamientos.

La Junta ha aprobado un plan expansivo
para los Centros Comunitarios de Excelencia
en Atencion (CCCE), que tienen como
objetivo ampliar el acceso a los ensayos
clinicos y tratamientos regenerativos
financiados por el CIRM en toda California.

El CIRM también ampliara la capacidad de
nuestra red de colaboracion existente de
laboratorios de investigacion especializados
en investigacion de células madre.

Este afno, presentamos una nueva clase de
subvenciones clinicas que avanzaran una
terapia hasta el punto en que pueda obtener
una licencia comercial y estar disponible
para el publico.

Entonces, mientras miramos con orgullo lo
que hemos logrado en los ultimos 20 anos,
también estamos sentando las bases para la
innovacion y el éxito continuos.

Atentamente,

\/&'Ulrw«—@u “r

Vito Imbasciani, PhD, MD, FACS
Presidente, Comité de Supervision
de Ciudadanos Independientes (ICOC)

Estimados conciudadanos de California:

"\ | Amedida que nos acercamos al vigésimo
{'ﬁri aniversario del CIRM, nos enorgullece
- reflexionar sobre nuestros muchos logros.
A partir de 2004, cuando el campo de las celulas
madre estaba en pafales, el CIRM ha sido un actor
clave, permitiendo la investigacion de primer nivel
en la busqueda del desarrollo de terapias y curas.
Hasta la fecha, el CIRM ha otorgado mas de $3.86
mil millones en mas de 1400 subvenciones en
investigacion basica, investigacion traslacional y
ensayos clinicos. Este trabajo ha culminado en un
hito importante en el CIRM: la financiacion de 108
ensayos clinicos al cierre del afio fiscal 2023-2024.

Nuestra financiacion ha fortalecido el ecosistema
biotecnoldgico de California, que abarca Alpha
Clinics e instalaciones de fabricacion. Las
asociaciones industriales del CIRM contindan
creciendo y nuestras oportunidades de educacion y
capacitacion estan preparando a los cientificos del
mafana. Es importante destacar que todos nuestros
programas se basan en |os principios de diversidad,
equidad e inclusion.

En los ultimos meses, la demanda de fondos del
CIRM ha crecido en 6rdenes de magnitud. El
aumento de la demanda, junto con el hecho de que
nos quedan $3.8 mil millones para desplegar, de
los cuales $1.1 mil millones deben destinarse a la
investigacion de trastornos neurolégicos segun la
Proposicion 14, nos ha llevado a emprender una
serie de iniciativas que estableceran la agenda del
CIRM para el préximos anos.

Atentamente,

i

Jonathan Thomas, PhD, JD
Presidente y CEO

02 INSTITUTO DE MEDICINA REGENERATIVA DE CALIFORNIA INFORME ANUAL DE 2024

Fotografias: Gladstone Institutes

El impacto del CIRM es evidente a través de sus importantes contribuciones al avance de
la medicina regenerativa. Las siguientes métricas destacan los logros de la Agencia en el
apoyo a las instalaciones médicas, la aceleracion del desarrollo de terapias y la inversion en

investigacion.

9Alphq Clinics

El CIRM ahora apoya nueve instalaciones
meédicas con personal experimentado en
ensayos clinicos de vanguardia que utilizan
terapias de medicina regenerativa

12 designaciones RMAT

Estos proyectos financiados por el CIRM han
sido reconocidos por la FDA como Terapias
Avanzadas de Medicina Regenerativa,

una designacion otorgada para acelerar el
desarrollo y la aprobacion de la FDA.

24+ oI millones en inversiones
IMII de la industria

Esta importante inversion en investigacion
financiada por el CIRM proviene de empresas

de biotecnologia y farmacéuticas, asi como de
otros socios de la industria.

438 reuniones de asesoramiento
para el desarrollo de terapias

Estos paneles asesores clinicos y traslacionales
han ayudado a los investigadores financiados
por el CIRM a acelerar el desarrollo de sus
terapias y anticipar desafios futuros.

5 O + nuevas empresas

Numero de empresas emergentes con raices
en proyectos de investigacion financiados por
el CIRM.

85+ enfermedades/afecciones

Los fondos del CIRM ayudaron a avanzar

en proyectos de investigacion para abordar
una amplia gama de problemas de salud,
desde artritis hasta la enfermedad de
Alzheimer, cancer, enfermedades raras en
nifios, enfermedades cardiacas y accidentes
cerebrovasculares.

el CIRM

Al dirigir el apoyo a 108 ensayos clinicos, el
CIRM juega un papel crucial en el avance de
Su mision de brindar terapias innovadoras de
células madre y genes a los pacientes.

1 08 ensayos clinicos financiados por

250+ ensayos clinicos realizados
en Alpha Clinics

Numero de ensayos clinicos para investigacion
financiada por el CIRM, asi como para otras
investigaciones.

4'300_'_ glcl;rr‘:ié:oigcnies en ensayos

Numero de pioneros que han dado su
consentimiento para formar parte de un ensayo
clinico financiado por el CIRM.

4,31 7 pasantes y becarios

Numero de estudiantes de secundaria y universitar-
ios, candidatos postdoctorales y becarios clinicos
involucrados en programas de educacion y capac-
itacion apoyados por el CIRM.
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DOS DECADAS DE IMPACTO

Acelerando descubrimientos
innovadores durante dos décadas

2004
El comienzo

La Ley de Investigacién y Curas
de Células Madre de California,
conocida como Proposiciéon 71,

es aprobada por los votantes de
California, estableciendo el CIRM y
autorizando $3 mil millones para la
investigacion de células madre y el

desarrollo de terapias en California.

2006
Primer Plan Estratégico

La Junta del CIRM desarrolla
su primer plan estratégico
cientifico para ayudar a guiar el
desembolso de fondos durante
un periodo de diez anos.

2009
Pasantias Bridges para
estudiantes universitarios

El CIRM lanza el Programa
Bridges, que ofrece pasantias
de investigacion pagadas a
estudiantes de universidades
y colegios sin programas de
investigacion intensivos en
células madre.

2015
Se crea la red Alpha Clinics

La Junta del CIRM aprueba un plan
de $70 millones para desarrollar
Alpha Clinics innovadoras en todo
el estado para apoyar y acelerar los
ensayos clinicos de células madre.

2015
CIRM 2.0 presentado

Bajo el liderazgo del entonces
presidente C. Randal Mills, PhD,
el CIRM lanza CIRM 2.0, un

plan estratégico que transforma
su modelo de financiacién para
agilizar y acelerar el avance de la
investigacion de células madre.

2019

Encontrar tratamientos para
la enfermedad de células
falciformes

El CIRM vy el Instituto Nacional del
Corazon, los Pulmones y la Sangre
(NHLBI) crean un acuerdo histérico

para encontrar tratamientos para la
enfermedad de células falciformes.

2024

Mas de 100
ensayos clinicos
La Junta aprueba

cinco nuevos ensayos
clinicos para la

enfermedad de
Parkinson, afecciones
autoinmunes,
canceres y otras
afecciones, lo que
eleva los premios
clinicos del CIRM a
mas de 100.

2004 2005 2006 2007 __[2008 2009 __[2010 2011|2012 2013 12014 12015 12016 12017 12018 2019 ]2020 __[2021 __[20021 _[2022 __|2023 __[2024 4

2005 2008 2012

El CIRM anuncia Instalaciones Premios a la

la primera solicitud principales creatividad de la
de aplicaciéon financiadas escuela secundaria

La Junta del CIRM
aprueba la primera
Solicitud de Aplicacion
(RFA) de la Agencia,
un programa de
capacitacion para
universidades

de California

e instituciones

investigacion sin fines
de lucro.

Un Programa de
Subvenciones para
Instalaciones Principales
del CIRM financia

el establecimiento

de instalaciones de
construccion en todo el
estado para apoyar la
investigacion de células
académicas y de madre.

El CIRM lanza el

a la Creatividad para
brindar pasantias

a estudiantes de
secundaria. Este
programa luego

se renombra como
Programa de Verano
para Acelerar el
Conocimiento de la

(SPARK).

Programa de Premios

Medicina Regenerativa

2014

Cura de células madre
para la enfermedad del

“bebé burbuja” (SCID)

Un equipo de investigacion

de UCLA dirigido por
Donald Kohn, MD,
anuncia una terapia
genética innovadora

y una cura de células
madre para la enfermedad
del “bebé burbuja”

0 inmunodeficiencia
combinada grave (SCID).
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2018

o .
50° ensayo clinico =

La Junta aprueba el 50°
ensayo clinico del CIRM
relacionado con los efectos
secundarios toxicos de la
quimioterapia.

2020
Si a la Proposicion 14

Los votantes de California
aprueban la Iniciativa de
Investigacion, Tratamientos
y Curas de Células Madre
de California, también
conocida como Proposicién
14, que proporciona $5.5
mil millones en fondos
renovados al CIRM.

2021

Comienza el Grupo
de Trabajo de
Accesibilidad y
Asequibilidad

La Junta aprueba un
nuevo plan estratégico
para 2022-2027 y
comienza su primera
reunién del Grupo de
Trabajo de Accesibilidad
y Asequibilidad (AAWG)
para evaluar estrategias
para que las terapias
financiadas por el CIRM
sean accesibles para
todos los californianos.

2023
Lanzamiento del grupo de trabajo de
neurociencia del CIRM

El grupo de trabajo de neurociencia del CIRM se
lanza como parte del mandato de la Proposicion 14
de asignar $1.5 mil millones a la investigacién y el
desarrollo de terapias para trastornos neurolégicos.

2023
Programa ReMIND aprobado

La Junta aprueba un nuevo plan para invertir $110
millones en investigacion basica en enfermedades
neuropsiquiatricas, una de las mayores inversiones
de este tipo en California.

2023
Premios de la red de fabricaciéon

El CIRM establece una nueva red de fabricaciéon
en sus nueve sitios de Alpha Clinics para reducir
los cuellos de botella y acelerar las vias hacia la
comercializacién de terapias celulares y genéticas.
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PONER A LAS PERSONAS PRIMERO: 20 ANOS DE VOCES DE LA COMUNIDAD

El progreso en el CIRM ha sido posible gracias a la dedicacion de pacientes, investigadores,
miembros de la Junta y partes interesadas que han seguido apoyando su mision a lo largo
de los anos. Escuche de ellos, en sus propias palabras, sobre el papel fundamental del CIRM
en el avance de la medicina regenerativa.

Jennifer Doudna, PhD,
PhD, Premio Nobel de Quimica,
Profesora de Bioquimica en

UC Berkeley y Fundadora del
Innovative Genomics Institute

El CIRM ha revolucionado la medicina
regenerativa al financiar cientos de
proyectos y apoyar ensayos clinicos
clave, avanzando significativamente
en el desarrollo de nuevos
tratamientos para enfermedades
como el cancer, la diabetes y los
trastornos neurodegenerativos.

La contribucion mas significativa

del CIRM es la creacion de una
infraestructura soélida para la
investigacion de células madre

en California, que ha acelerado

la transicion de la investigacion
fundamental innovadora del
laboratorio a las aplicaciones clinicas,
beneficiando a pacientes en todo

el mundo. El futuro de la medicina
regenerativa encierra la promesa de
terapias personalizadas y posibles
curas para afecciones que antes eran
incurables.

George Daley, MD, PhD,
Decano de la Facultad de
Medicina de la Facultad de
Medicina de Harvard

El CIRM ha catapultado a la comunidad de
células madre de California aun lugar destacado

a nivel internacional. Numerosos cientificos con sede

en California son ahora lideres importantes en el campo
de la biologia de células madre, debido en gran parte

a la disponibilidad de fondos flexibles del CIRM para
proyectos que no serian 0 no podrian ser financiados por
subvenciones federales. Ahora estamos viendo datos
positivos que surgen para las terapias de células madre
y genes para la leucemia, la diabetes, la cegueray las
enfermedades neuroldgicas como resultado de décadas
de inversion de pacientes en nuevas tecnologias. No se
puede exagerar la importancia que ha jugado el CIRM en
la revolucion de las células madre.

Don C. Reed, Campeén de
células madre y defensor de
pacientes

Construido a partir de una iniciativa
ciudadana, la Proposicion 71, el CIRM
expresa la voluntad de California: que la
medicina regenerativa debe combatir las enfermedades
cronicas vy la discapacidad. Una alegre victoria fue
sobre la inmunodeficiencia combinada grave. Gracias

a esta terapia financiada por el CIRM, 50 nifios ahora
han sobrevivido a la enfermedad. Gracias a las células
madre, los hombres y mujeres jovenes han recuperado
la fuerzay el control de la parte superior del cuerpo,
mejorando sus vidas. Las terapias desarrolladas por el
CIRM continuaran beneficiando a los pacientes en las
generaciones venideras. jQué tremenda bendicion, 20
afios de esfuerzo!
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Ysabel Duron,
Miembro de la Junta

del CIRM, Fundadora/
directora ejecutiva del
Instituto Latino del Cancer
y Defensora de Pacientes

Los contribuyentes de
California deben sentirse
orgullosos de los esfuerzos y
logros del CIRM. Los lideres
de la iniciativa hace 20 afios
fueron lo suficientemente
audaces como para asumir
esta pesada tarea, cuando
el gobierno federal dio un
paso atras. El CIRM no solo
se movio para diversificar el
campo, sino que dio un paso
significativo para asegurarse
de que las comunidades
diversas se incluyeran en la
investigacion y cosecharan
los beneficios de los

nuevos hallazgos y ensayos
clinicos. EI CIRM esta a la
vanguardia para garantizar
gue la medicina regenerativa
brinde igualdad de
condiciones para que todas
las comunidades puedan
pasar de la esperanza a la
oportunidad de cosechar

las recompensas de estos
descubrimientos cientificos.

Robert Klein, Autor de la iniciativa, presidente de la
campana, presidente fundador del CIRM

El 2 de noviembre de 2004, los votantes de California, con

casi un 60% de aprobacion, lanzaron una nueva vision

para financiar investigaciones cientificas y ensayos clinicos
innovadores, para generar terapias con células madre, en una
amplia gama de enfermedades cronicas. El editorial principal
del New York Times, al dia siguiente, encabez6 con el titulo:
“California al rescate”. La financiacion de California de $3 mil
millones para terapias con células madre rompio la barrera
religiosa que paralizaba la financiacion del gobierno federal y
desafio a paises extranjeros, estados y universidades, a nivel
mundial, a unirse a la Revolucion Médica de Células Madre.

El Instituto de Medicina Regenerativa de California, CIRM, ha
liderado esta revolucion, con pruebas de concepto de terapias
de Fase Il de la FDA, restaurando la vista de pacientes con
degeneracion macular, liberando a los pacientes de la insulina,
para la diabetes tipo 1, proporcionando evidencia inicial de
que los epilépticos pueden estar libres de convulsiones y
contribuyendo con multiples avances en la terapia contra

el cancer, como resultado de colaboraciones nacionales e
internacionales y el progreso basado en su investigacion
financiada y ensayos en humanos. Ahora, con la aprobacion
de $5.5 mil millones de los votantes de California en 2020,

el CIRM, con un personal extraordinario y dedicado y los
increibles cientificos de California, en colaboraciones en todo
nuestro pais y el mundo, esta impulsando la Revolucion de

las Células Madre, integrada con terapias genéticas, hacia la
vision de California de reducir el futuro del sufrimiento humano,
en recuperaciones de enfermedades cronicas, con terapias
que restauran la calidad de vida de los nifios, de cada familia,
de cada ciudadano de nuestro gran estado y de la comunidad
global. Demos gracias, en celebracion, por los votantes de
California.
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PONER A LAS PERSONAS PRIMERO: 20 ANOS DE VOCES DE LA COMUNIDAD

Rich Lajara, Miembro de la Junta del
CIRM, participante de un ensayo clinico,
defensor de pacientes con lesion de la
médula espinal (LME)

El CIRM ha hecho muchas
contribuciones al campo de
la ciencia en los ultimos 20
afios. Lo que mas destaca
es el impacto en los miles
de pacientes inscritos en Cav
ensayos clinicos financiados

por el CIRM durante este tiempo. Debido a que
participé como paciente n.° 1 en un ensayo del
CIRM, sé lo desinteresado que es exponerse

a lo que parece ser lo desconocido. Los datos
recopilados de cada individuo no tienen precio

y son imprescindibles para avanzar en el campo
de la medicina regenerativa. Son mis verdaderos
héroes por ayudar a allanar el camino para las
curas para las generaciones futuras. El futuro de
la medicina regenerativa debe ser asequible y
rentable. El CIRM tiene un papel especifico para
ayudar a garantizar que el futuro de los posibles
tratamientos siga siendo rentable y alcanzable.

Heidi Edwards, Presidenta y fundadora
de Sisters Hope Foundation

El trabajo y la dedicacion
del CIRM han llevado

a investigaciones,
descubrimientos y curas
innovadoras para aquellos
diagnosticados con
enfermedades devastadoras
como la leucoencefalopatia
de inicio en la edad adulta (ALSP).

Gracias al CIRM por mucho mas que solo apoyo
financiero. Gracias por su impulso, dedicacion y
pasion durante los Ultimos 20 anos. Sin personas
increibles como ustedes, mi familia tal vez nunca
hubiera visto un futuro de ESPERANZA y una
vida sin la devastacion de ALSP.

Adrienne Shapiro, Defensora
de pacientes y cofundadora de Axis
Advocacy

En 2020, abogamos por mas fondos del
CIRM. Sabia lo que significaba
y como el CIRM cambiaria

el mundo. Mi suefo

se ha hecho realidad

porque el CIRM ha

sido el catalizador para

salvar a tantas familias

de generaciones de dolor

y sufrimiento, no solo por la
enfermedad de células falciformes, sino
también por muchas otras enfermedades
conocidas y desconocidas. Han pasado
poco mas de 20 anos desde que Bob
Klein y otros identificaron esta necesidad y
comenzaron esta revolucion en California.
No puedo esperar a ver qué sucede en los
proximos 20 anos.

Sandra Dillon, Participante de
un ensayo clinico, previamente
diagnosticada con mielofibrosis

Uno de los roles esenciales que ha
desempefiado el CIRM fue llevar la
investigacion del laboratorio a los
pacientes mas rapidamente y empoderar
a los médicos para que traten
a los pacientes a través de
ensayos clinicos. Entré en
un ensayo y en unos pocos
meses me cambio la vida.

El CIRM me encontré

donde estaba al financiar un
ensayo que me dio un futuro
que el cancer me habria quitado. Como
paciente, no puedo expresar mi gratitud lo
suficientemente profundo.
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HISTORIA DEL PACIENTE

Prosperando después de una terapia de
células madre financiada por el CIRM

Se esperaba que Evangelina viviera su vida sin poder
luchar contra la mas minima infeccién, como suelen vivir
los nifos con ADA-SCID.

ADA-SCID (Deficiencia de Adenosina Desaminasa -
Inmunodeficiencia Combinada Grave) es un trastorno
inmunitario genético hereditario poco comun que impide
que el cuerpo descomponga las toxinas. Los enfoques
de tratamiento tradicionales utilizan la terapia con
enzimas ADA o donaciones de médula 6sea sana de un
hermano, que pueden ser riesgosas y Nno siempre son
efectivas. La esperanza de vida de los nifios con ADA-
SCID era de menos de dos afios. Pero un enfoque de
tratamiento financiado por el CIRM del Dr. Donald Kohn
en UCLA le dio a Evangelina una nueva oportunidad de
vida en 2012.

El Dr. Kohn extrajo las células madre formadoras de
sangre de Evangelina de su médula 6sea y agrego una
copia normal del gen ADA en el laboratorio. A partir

de ahi, las células modificadas se reintrodujeron en su
cuerpo, restaurando finalmente su sistema inmunitario.

Ahora Evangelina tiene 12 afios. Ella y su hermana,
Anabella, son tenistas competitivas en el sur de
California. Cuando se le pregunt6 acerca de sus
chequeos de rutina y extracciones de sangre, dijo:
“Solia llorar mucho, pero mi mama me dijo que lo estaba
haciendo para ayudar y ahora es divertido. Sé que estoy
ayudando a otros nifos.

1

pierdo. Simplemente sigo la corriente.

Normalmente no me preocupo por los puntos que gano o

- Evangelinq,
Participante del ensayo

clinico
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INNOVACION Y DESCUBRIMIENTO

Convirtiendo la promesa de la
medicina regenerativa en realidad

Los principios rectores del CIRM durante los ultimos 20 afios han sido la innovacion y el
descubrimiento. La evidencia mas reciente de esto es el nuevo programa de financiacion CLIN4,
que apoya proyectos de desarrollo en etapa tardia al brindar asesoramiento experto y acelerar los
resultados a lo largo de las etapas clave de la via de desarrollo del producto.

Este compromiso de avanzar en la investigacion de vanguardia ha permitido al CIRM desempefiar
un papel fundamental en descubrimientos innovadores. El CIRM ha demostrado que el desarrollo
de terapias regenerativas a tal escala requiere avances tecnoldgicos y una vision estratégica.

En esta seccion, aprendera mas sobre como el CIRM esta convirtiendo la promesa de la medicina
regenerativa en realidad a través de programas e iniciativas con vision de futuro.

Cartera de investigacion financiada por el CIRM por drea
de enfermedad

Afo fiscal 2023-2024

23% Neuro
1 6% Corazoén

,—| 3% Musculoesquelético

—— 6% Sangre
\\ | 1% Céancer
|

3% Respiratorio

—— 4% Cancer de sangre

) *
34% Otros* 10% Tumores solidos

% 1% Diabetes

1 8% Immune

1% VIH
4% QOjo

Los porcentajes se normalizan al numero total de premios de investigacién aprobados durante el afio fiscal 2023-2024.

La investigacion incluye premios de investigacion de descubrimiento, traslacional y clinica.
Los porcentajes se redondean al nimero entero mas cercano.
*Otros incluyen: fertilidad, vejiga y biologia general de células madre.
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Trazando el camino
en neurociencia

El Grupo de Trabajo del CIRM sobre Neurociencia y Medicina
se cret para dirigir el compromiso de $1.5 mil millones con el
desarrollo neurocientifico segun lo establecido en la Proposicion 14.

Con el objetivo colectivo de desarrollar nuevos tratamientos
para los trastornos neuroldgicos, el Grupo de Trabajo busca
identificar oportunidades de alto impacto en enfermedades

neuropsiquiatricas, enfermedades neurodegenerativas y

neurolesiones.

Abriendo camino a descubrimientos innovadores

Los trastornos neuropsiquiatricos imponen una e interdisciplinarias y apoyara el intercambio
tremenda carga a los pacientes, cuidadores amplio de conocimientos entre los cientificos
y la sociedad, y representan algunas de investigadores y otras partes interesadas.

las necesidades médicas mas urgentes e

. _ M El programa incluye dos oportunidades
insatisfechas en California.

de financiacion distintas que aceleran la

Este afio, el CIRM lanz6 una nueva iniciativa, investigacion a nivel de descubrimiento
llamada ReMIND (Investigacion que utiliza en enfermedades neuropsiquiatricas y del
enfoques multidisciplinarios e innovadores neurodesarrollo: ReMIND-L, que apoya grandes
en enfermedades neurolégicas), que fue proyectos multidisciplinarios colaborativos, y
diseflada para acelerar descubrimientos ReMIND-X, que apoya proyectos exploratorios
innovadores en nuestra comprension de los de alto riesgo y alta recompensa.

trastornos del sistema nervioso central (SNC),
que incluyen enfermedades del cerebro y la
meédula espinal. Para lograr esto, el Programa
ReMIND catalizara colaboraciones innovadoras

El programa financiaré la investigacion en
organizaciones académicas, sin fines de lucro y
con fines de lucro en California.
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Las caras de la innovacion Las asociaciones
y colaboraciones
Elizabeth Crouch, MD, PhD, Profesora Asistente, Departamento de Pediatria de |ideran el camino

la UCSF y Centro Eli y Edythe Broad de Medicina Regenerativa e Investigacion de
Células Madre, neonatoéloga, cientifica médica, neurocientifica y biéloga vascular,
recibioé una subvencion para explorar como las células vasculares se desarrollan

y funcionan en el cerebro. Actualmente no existen terapias para las enfermedades La integracion de terapias celulares 'y

vasculares del cerebro que afectan a mas de 12 000 bebés por afo en los EE. UU. genicas de vanguardia en la practica clinica
requiere una colaboracion significativa
entre investigadores, médicos, enfermeras,

Julia Kaye, PhD, de los Institutos Gladstone, recibié un premio para estudiar un pacientes, defensores y socios de la

modelo celular de ELA esporadica (esclerosis lateral amiotrofica, también conocida industria. Desde su inicio, el CIRM ha

como enfermedad de Lou Gehrig), una enfermedad del sistema nervioso que dana establecido solidas asociaciones con

el cerebro y la médula espinal. El proyecto probara la capacidad de las moléculas esta diversa gama de partes interesadas,

pequefas para contrarrestar los sintomas de la ELA e incluiréa el desarrollo de

1ES : . . reconociendo que el progreso se logra mejor
tecnologias de aprendizaje automatico para detectar la degeneracion nerviosa en sus a través de esfuerzos combinados.

primeras etapas. Estos avances podrian mejorar significativamente la investigacion y

ol Tetarlere o o [ELA Al unir estas perspectivas y fomentar el

intercambio de informacion y las diversas
perspectivas, el CIRM continuara avanzando

: Carrie Miceli, PhD, Profesora en el Departamento de Microbiologia, Inmunologia y en los avances de la medicina regenerativa.
-2 Genética Molecular de UCLA, recibié un premio del CIRM para estudiar la dinamica
ﬁ;h, de las células satélite musculares humanas, las miofibras y las células inmunitarias en
- la distrofia muscular (DM), y probar la respuesta de las células a una terapia génica

/ experimental. El equipo tendra acceso a muestras de pacientes con distrofia muscular
de Duchenne que participaron en un ensayo clinico. La informacion obtenida de esta
investigacion podria mejorar la comprension y el tratamiento de la DM.

Michael Wilson, MD, Profesor de Neurologia en el Instituto de Neurociencias Weill

de la UCSF, y sus colegas recibieron un premio del CIRM por un enfoque ambicioso

y potencialmente salvador para el tratamiento de la leucoencefalopatia multifocal
progresiva (LMP) que dafia las células nerviosas del cerebro. La LMP es mas comun en
personas con VIH-1, pero también afecta a personas con cancer, inmunidad disminuida
y afecciones autoinmunes como esclerosis multiple, artritis reumatoide y lupus. Si tiene
éxito, la terapia podria revolucionar los enfoques de tratamiento actuales.

Ana Moreno, PhD, Fundadora y directora ejecutiva de Navega Therapeutics, recibio

. una subvencion del CIRM para optimizar una terapia génica para la eritromelalgia
hereditaria (IEM), un trastorno de dolor raro y debilitante. El apoyo temprano del CIRM
ha avanzado el proyecto a etapas de desarrollo adicionales. Un resultado exitoso
podria impulsar significativamente la plataforma epigenética de Navega, que es
prometedora para tratar una variedad de afecciones mas alla de la IEM. Actualmente,
no existen terapias aprobadas por la FDA para este trastorno.

Fotografias de esta pagina: Centro Broad de Investigacion de Células Madre de la UCLA
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COLABORACION Y ASOCIACION

Asociacion para el progreso:
avance de la medicina
regenerativa a través de la
capacitacion de enfermeras

A medida que las terapias regenerativas llegan a la
comercializacion, existe una necesidad apremiante de equipar a
las enfermeras con mas habilidades.

Las enfermeras desempefian un papel fundamental en la
adopcion exitosa de medicamentos regenerativos en muchos
entornos: clinico, de pacientes, educativo, comunitario,
profesional y hospitalario.

En reconocimiento de esto, el CIRM se asocio recientemente con
City of Hope y Alpha Clinics Network para organizar el Simposio
de capacitacion de enfermeras en medicina regenerativa.

Al llamar a las enfermeras “pioneras en el umbral de una nueva
era”, el presidente de la Junta del CIRM, Vito Imbasciani, PhD,
MD, destacd la importancia de las asociaciones futuras con las
enfermeras para acelerar la entrega de medicina regenerativa en
un discurso de apertura.

El CIRM escucha activamente a las enfermeras mientras prestan
SuS voces a estos esfuerzos, reconociendo su papel esencial en
este viaje.
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Apoyo a la colaboracidon en biociencia

i@ -

El CIRM participd con orgullo y patrociné la
reciente Conferencia de la Cumbre de los
Fcosistemas de Biociencia de Los Angeles
Twenty 24 (LABEST), el principal escaparate de
la innovacién en biociencia en Los Angeles.

Esta conferencia es uno de los muchos eventos
que apoya el CIRM para promover avances en
el campo de la biociencia.

Los principales programas de investigacion
y nuevas empresas se exhibieron a lo largo
del evento para destacar la experiencia y la
investigacion pionera.

El evento sirvio como una gran oportunidad
para que el CIRM destacara su impacto en
la biociencia en el area metropolitana de Los
Angeles y en todo California.

En la conferencia, el CIRM se conectd con
un grupo diverso de partes interesadas,
desde investigadores pioneros en terapias
celulares hasta empresarios que convierten
los conocimientos cientificos en innovaciones
terapéuticas.

Varios miembros del equipo de liderazgo
del CIRM, incluidos Abla Creasey, PhD,

vicepresidenta de desarrollo terapéutico,
y Shyam Patel, PhD, director principal de
desarrollo comercial, moderaron paneles.

El presidente del CIRM, Jonathan Thomas,
PhD, JD, present6 un discurso de apertura,
enfatizando el papel de la Agencia en impulsar
la innovacion y su apoyo a la investigacion en
toda el 4rea metropolitana de Los Angeles.

“El CIRM es una de las asociaciones publico-
privadas mas grandes del mundo.

El CIRM es una de las asociaciones
publico-privadas mas grandes

del mundo. Hemos ayudado a

que California se convierta en un
actor importante en el campo de la
investigacion de terapia celular y
genética”

— Presidente del CIRM,
Jonathan Thomas, PhD,
JD, en LABEST 24
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COLABORACION Y ASOCIACION

Empoderar el ecosistema
de investigacion de California

Fomento de asociaciones
publico-privadas
innovadoras

Como parte del compromiso del CIRM

de superar los obstaculos en la medicina
regenerativa, la Agencia ha creado una
oportunidad de financiacion de $50 millones
para establecer los Laboratorios de Recursos
Compartidos (SRL), una red de 11 laboratorios
centrales sin fines de lucro en todo California
que apoyan el uso de células madre. modelos

local a laboratorios, infraestructura relevante y
capacitacion adecuada.

La creacion de SRL cumple con la estipulacion
de la Proposicion 14 de restablecer

una oportunidad Unica de “Laboratorios
compartidos” que comenz6 por primera vez
bajo la Proposicion 71 para promover el estado
como lider en el espacio de la medicina

Industry Resource Partners (IRP) del CIRM es
un programa que facilita la colaboracion entre
organizaciones de la industria y adjudicatarios
del CIRM para estimular la innovacion y acelerar
el desarrollo de nuevas terapias. Los socios de

basados en acelerar la investigacion y el
desarrollo terapédutico.

Los SRL se encuentran dentro del programa
de infraestructura del CIRM, que fue creado
para abordar los desafios al progreso; en este
caso, el acceso amplio a modelos basados en
células madre por parte de investigadores de
diversas disciplinas y antecedentes. Aunque
no hay escasez de laboratorios de California
y comunidades de investigacion interesadas
en obtener competencia en modelos basados
en células madre, muchos carecen de acceso

regenerativa. Este programa también sirve a
los objetivos del plan estratégico del CIRM de
promover la colaboracion, el intercambio de
conocimientos y el acceso democratizado a la
tecnologia, la educacion y la capacitacion.

Los SRL son parte de varios centros de
competencia tecnoldgica planificados
disefiados para conectar y empoderar
ampliamente el ecosistema de investigacion de
medicina regenerativa de California.
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Fotografia: Kellie Brown / Cal Poly Humboldt

recursos de la industria se comprometen a compartir
conocimientos y hacer que sus productos, servicios

0 recursos unicos sean facilmente accesibles para

los adjudicatarios del CIRM. Actualmente, los socios
de recursos de la industria inscritos brindan acceso

a servicios de fabricacion, pruebas preclinicas

y lineas de células madre de grado clinico para
acelerar el desarrollo de terapias financiadas por el
CIRM. A través de la colaboracion y el intercambio
de conocimientos, el IRP avanza en la medicina

regenerativa, fortalece el campo y acelera la entrega
de terapias transformadoras a quienes las necesitan.

Inversion de la industria: un punto

de referencia del éxito

A pesar de las incertidumbres de financiacion
y las dificiles condiciones del mercado,

los proyectos financiados por el CIRM
contindan atrayendo importantes inversiones
y asociaciones de la industria, con $24.4

mil millones en financiacion de seguimiento
hasta la fecha. Esta financiacion ha adoptado
muchas formas, incluidas la coinversion,

el aumento de capital, las ofertas publicas
iniciales y las adquisiciones.

Uno de los ejemplos mas prometedores de
inversion de la industria se produjo en 2024.

Neurona Therapeutics recaudé con éxito $120
millones para avanzar en NRTX-1001, una
terapia celular innovadora para la epilepsia
del I6bulo temporal mesial (MTLE) resistente
a los medicamentos, que fue respaldada por
una subvencion del CIRM de $8 millones. La
empresa de bioterapéuticos en etapa clinica
también recibio la designacion de Terapia
Avanzada de Medicina Regenerativa (RMAT)
de la FDA que acelera el desarrollo y la revision
de las terapias de medicina regenerativa.

20° ANIVERSARIO—CATALIZANDO EL PROGRESO | 17
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FABRICACION

Red de Fabricacion de Terapia Celular

y Genética de California

Con premios iniciales de casi $18 millones, el
CIRM anunci¢ el establecimiento de la Red
de Fabricacion de Terapia Celular y Genética
de California, una iniciativa disefiada para
superar los cuellos de botella de fabricacion
en el desarrollo y la comercializacion de
terapias basadas en genes y células

madre.

La Fase 1 tiene como objetivo

mejorar la calidad y las

operaciones en las nueve

instalaciones de fabricacion

GMP sin fines de lucro que son

cruciales para producir terapias

genéticas y de células madre

para ensayos clinicos en etapa

temprana. Esta fase también fomenta la
colaboracion entre estas instalaciones a través
del intercambio de conocimientos sobre temas
técnicos, operativos y de fuerza laboral. Esta

coordinacion estableceréa las mejores practicas
en fabricacion, control de calidad y desarrollo
de la fuerza laboral.

Ademas, la Fase 1 desarrolla o0 amplia
programas de capacitacion para crear
una fuerza laboral de fabricacion
calificada y diversa para satisfacer
la demanda de la industria. Varios
adjudicatarios han lanzado
programas de certificacion GMP
e inscrito cohortes de aprendices
iniciales con fondos de la Fase 1.

La Fase 2 de la iniciativa de dos
partes financiaréa asociaciones
colaborativas académicas y de la
industria para escalar operaciones
y mejorar el desarrollo de la fuerza laboral
para ayudar a acelerar la comercializacion de
terapias.
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Fotografias: Cortesfa de City of Hope y UCSF

PERFILESH

City of Hope aumenta la capacidad con el
apoyo del CIRM

Un premio del CIRM a Taby Ahsan, PhD, del City of Hope
Comprehensive Cancer Center, permitira que las instalaciones
de fabricacion en el campus de City of Hope y su equipo creen
procesos de plataforma y analisis para la fabricacion escalable,
asi como analisis para permitir una traduccion acelerada de los
conceptos de investigacion a la clinica.

Estos procesos son elementos criticos para que
la terapéutica avance desde los primeros ensayos
clinicos de terapéutica en investigacion hasta
productos disponibles comercialmente”.

—Taby Ahsan, PhD

El CIRM aumenta las capacidades
de fabricacion en la UCSF

Brian Shy, MD, PhD, y su equipo de la Universidad de

California, San Francisco, recibieron un premio del CIRM para
construir conexiones mas solidas entre varias instalaciones

de fabricacion en todo el estado. Ademas de respaldar la
investigacion financiada por el CIRM, el premio permitira que las
instalaciones de la UCSF integren mejor el desarrollo de procesos
y las actividades de transferencia de tecnologia, incorporen
plataformas de préoxima generacion para la ingenieria celular y
establezcan canales para el escalado eficiente de productos
exitosos. Esto ayudara a avanzar y traducir rapidamente mejores
terapias celulares para el cancer, enfermedades infecciosas,
trasplantes e indicaciones de enfermedades raras.

Estamos al comienzo de lo que es posible con
las herramientas emergentes y el ecosistema
creado por el CIRM”.

—Brian Shy, MD, PhD
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PERFIL DEL PACIENTE

La terapia genética
de Rocket Pharma
avanza

Rocket Pharmaceuticals, una
empresa lider en biotecnologia de
etapa tardia esta desarrollando
RP-L201, una terapia genética
basada en vectores lentivirales (LV)
para la deficiencia de adhesion

de leucocitos-I (LAD-I) grave. Tras
los convincentes resultados del
programa de desarrollo clinico, que
fue respaldado por $5.9 millones
en fondos del CIRM, la terapia
génica en investigacion esta siendo
revisada por la FDA para su posible
aprobacion en los EE. UU.

RP-L201 tiene como objetivo
administrar una terapia génica unica
a pacientes que padecen LAD-
grave, un trastorno inmunitario
genético pediatrico poco comun
gue causa infecciones recurrentes
y fatales. La opcion de tratamiento
actual, un trasplante de médula
Osea, conlleva riesgos sustanciales
y es posible que no sea accesible a
tiempo para los nifos afectados.

“Estamos agradecidos con el CIRM
por proporcionar fondos para
apoyar esta investigacion critica, asi
como a los pacientes, cuidadores e
investigadores que han compartido
este viaje con nosotros. Esperamos
continuar trabajando para llevar RP-
L2071 a los pacientes lo mas rapido
posible”, dijo Kinnari Patel, PharmD,
MBA, presidente y director de
operaciones de Rocket Pharma.

Arriba: Los Langenhop
y sus tres hijos. Los tres
hermanos nacieron con
LAD-1.

Abajo: El doctor Donald
Kohn dirigi6 el ensayo
clinico en la UCLA.
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PERFIL DEL PACIENTE

Transformando vidas a través de

la terapia génica

A los nueve afios, Marley Gaskins se convirtid
en la primera paciente en unirse a un ensayo
clinico en UCLA dirigido por Donald Kohn,
MD. El ensayo clinico, patrocinado por Rocket
Pharmaceuticals y financiado por el CIRM,
avanzo en una terapia genética innovadora
que cambia la vida, conocida como RP-L201,
para pacientes con deficiencia de adhesion
leucocitaria-1 (LAD-I) grave.

El viaje de Marley con este raro trastorno
pediatrico que paraliza el sistema inmunitario
comenzo cuando era un bebé.

“Cuando tenia tres aflos, un absceso en el
estbmago la llevo al hospital durante cinco
semanas”, compartio la madre de Marley,

Tamara Hogue.

CBYy
H—_

“

Sabia en mi corazén que esta era
una oportunidad para una vida
normal”.

—Tamara, la madre de Marley

Las infecciones empeoraron y se hicieron
mas frecuentes, y Marley finalmente necesitd
atencion las 24 horas. Entonces, cuando
Tamara se enter6 de la prueba, se abalanzé
sobre ella. “Sabia en mi corazén que esta era
una oportunidad para una vida normal”.

El tratamiento consistio en recolectar

las células madre de Marley, corregirlas
genéticamente e inyectarlas de nuevo en su
torrente sanguineo para que se replicaran.
También significdé quimioterapia para eliminar
las células defectuosas restantes y hacer
espacio para que crezcan las trasplantadas.

Hoy, a los 14 anos, el cuerpo de Marley crea
un suministro continuo de glébulos blancos
sanos capaces de combatir infecciones y

le permite vivir una vida adolescente tipica.
Debido a que las células son suyas, no hay
riesgo de rechazo.

Los médicos esperan que la terapia unica
mantenga a Marley y a otros pacientes con
LAD-| saludables de por vida.
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ACCESO DEL PACIENTE

Fotograffa: UC Davis Health
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Arriba: Tobi, paciente del ensayo
CuRe, y sus padres, Jeff y
Michelle. Mas informacién sobre
la historia de Tobi en la pagina 29.

Abajo: Geoff Lomax, DrPH,
Director Asociado de Acceso de
Pacientes, y Emily Crotti, MPH,
Gestora de Proyectos de Acceso
de Pacientes.

Uniendo la ciencia y las
comunidades

El CIRM se compromete a poner los medicamentos
regenerativos a disposicion de las diversas comunidades
de California, con el acceso de los pacientes como piedra
angular de su mision. A través de Alpha Clinics Network y
los futuros Centros Comunitarios de Excelencia en Atencion,
la Agencia tiene como objetivo mejorar la disponibilidad de
terapias financiadas por el CIRM.

Este esfuerzo es una colaboracion continua entre
proveedores de atencion médica, organizaciones
comunitarias y legisladores. La financiacion del CIRM ha
permitido a estos socios cerrar la brecha entre los avances
de la investigacion y el acceso de los pacientes.
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Abriendo puertas a nuevas terapias

El CIRM espera crear un panorama de atencion médica mas inclusivo y
equitativo en California, haciendo que la medicina regenerativa innovadora
sea accesible para quienes mas la necesitan.

El Grupo de Trabajo de Accesibilidad y Asequibilidad (AAWG) tiene la
tarea de brindar recomendaciones a la Junta del CIRM, el Comité
de Supervision Ciudadana Independiente (ICOC), para examinar
y desarrollar estrategias de asequibilidad que mejoren la
accesibilidad de las terapias resultantes de la investigacion
financiada por el CIRM. “Reflejando el compromiso del CIRM

con el acceso, el AAWG tiene como objetivo garantizar que la
medicina regenerativa transformadora esté disponible para las
comunidades de California”, dijo Maria Bonneville, presidenta del
AAWG vy vicepresidenta del ICOC.

Este afio, la presidenta Bonneville y el presidente de la Junta del
ICOC, Dr. Vito Imbasciani, compartieron la vision del CIRM y las
iniciativas clave con los legisladores estatales de California.

T L T L L R ST (T
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Fotografia: Carlos Puma

caurompr - ML ' Centros Comunitarios de
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JCL: j o | Excelencia en Atencion:
aumento del acceso a ensayos
clinicos en toda California

Fotograffa: Barbara Ries para UCSF

La Iniciativa de Investigacion, Tratamientos y Curas
de Células Madre de California de 2020 (Proposicion
14) exige el establecimiento de Centros Comunitarios
de Excelencia en Atencion (CCCE) para promover el
acceso a los programas que surjan de la investigacion

Alpha Clinics Network: avance Lograr impacto acceso a los programas que surjan de @ |
. san inanciada por e . Los se incluyenen e
de Ia terapla CQIUIar y genetlca programa de Infraestructura del CIRM y sirven a su vision

a través de la colaboracion 40+ areas de estratégica de brindar soluciones del mundo real, ampliar
enfermedades las oportunidades de desarrollo profesional de la fuerza

laboral y promover la inclusién y la diversidad en el campo. Arriba: La doctora Jennifer M.
Puck baila con HT, una joven

paciente que participé en un

250+ ensayos clinicos

Alpha Clinics Network, financiada por el CIRM, se destaca En enero de 2024, el CIRM aprobé una Oportunidad de

como un brillante ejemplo de fortaleza colaborativa. La 2,000+ participantes en financiacion de $60 millones para los CCCE. A través ensayo clinico financiado por el
red esta compuesta por nuéve centros médicos de clase ensayos clinicos de esta nueva iniciativa, el CIRM tiene como objetivo CIRM en la UCSF para Artemis-
mundial en todo California. La Red lleva a cabo ensayos establecer centros de excelencia geogréficamente SCID, un trastorno genético poco
clinicos financiados por el CIRMy ensayos de medicina diversos y con capacidad de respuesta cultural para frecuente.

regenerativa en nombre de patrocinadores comerciales apoyar el acceso a ensayos clinicos o tratamientos de _ » 5
y académicos. Estos ensayos involucran a médicos y Nueve centros médicos medicina regenerativa aprobados. Abajo: HT y su familia en la Nacion

enfermeras especializados e incorporan tecnologias de lideres

tratamiento novedosas e innovadoras.
_ . _ . Centro médico Cedars-Sinai
Cada centro incluye programas de divulgacion solidos

que involucran asociaciones con defensores de pacientes
y partes interesadas de la comunidad para dar visibilidad Universidad Stanford
a los ensayos clinicos. Esta infraestructura esta disefiada
para satisfacer las necesidades emergentes de las

City of Hope

Universidad de California, Davis

comunidades histéricamente subrepresentadas y en Universidad de California, Irvine
colaboracion con nuestros futuros Centros Comunitarios Universidad de California, Los
de Excelencia en Atencion (CCCE). Los pacientes reciben Angeles

tratamientos de calidad de personal especialmente
capacitado y la oportunidad de unirse a ensayos clinicos,
todo en un solo entorno de estilo continuo de atencion.
Ademas, la Red capacita a una fuerza laboral para Universidad de California, San
sostener estos esfuerzos a lo largo del tiempo. Francisco

Universidad de California, San
Diego

Universidad del Sur de California/
Hospital Infantil de Los Angeles

La clave del éxito de la Red es su capacidad para acelerar
el progreso a través de la colaboracion, el intercambio

de conocimientos y la capacidad de brindar tratamientos
complejos de manera eficiente y eficaz.
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ACCESO DEL PACIENTE

Rompiendo barreras a

los ensayos clinicos

La oportunidad para que los pacientes
participen en ensayos clinicos puede salvar
vidas, pero también es muy desafiante.

Las dificultades financieras, los viajes de
larga distancia y los compromisos familiares
pueden impedir que muchas personas
lleguen y permanezcan en los ensayos
clinicos.

Reconociendo estas barreras, el CIRM se
compromete a apoyar a los pacientes a
través del proceso de ensayos clinicos a
través del Programa de Apoyo al Paciente.
Los fondos para el Programa de Apoyo

al Paciente se reservan en virtud de la

Proposicion 14 para abordar los cuellos de

botella informativos, financieros y logisticos

que experimentan los pacientes de ensayos
clinicos y sus familias.

Como parte de este compromiso, el
Programa de Apoyo al Paciente ofrecera

una gama de servicios, que incluyen
referencias a ensayos clinicos y havegacion
de ensayos. Al reducir los costos y mejorar la
representacion en los ensayos, esta iniciativa
promueve un panorama de atencion médica
mas inclusivo y equitativo, lo que promueve
la mision del CIRM.

La especialista en alergia e inmunologia pediatrica,
la doctora Caroline Y. Kuo, con un paciente en el
Centro Broad de Investigacion de Células Madre de
la UCLA, una institucién financiada por el CIRM.
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Celebrando el poder
y la comunidad

Como parte de los esfuerzos continuos de

alcance comunitario liderados por el equipo de
comunicaciones y divulgacion, el CIRM participd

con orgullo en el Desfile Black Joy 2024. Esta
celebracion anual de la comunidad negra comenzo
con un animado desfile en Oakland y culmind con una
celebracion con empresas locales, organizaciones
comunitarias y artistas musicales.

El enfoque del evento de este afio fue principalmente
celebrar la alegria, pero también destaco otro aspecto
importante: el compromiso del CIRM de financiar la
investigacion de la medicina regenerativa para la
enfermedad de células falciformes (SCD), que afecta
a aproximadamente 100,000 personas en los Estados
Unidos. Hasta la fecha, el CIRM ha asignado mas

de $65 millones para la investigacion, fabricacion y
desarrollo de terapias para la SCD.

Este compromiso es un excelente ejemplo de los
continuos esfuerzos de divulgacion del CIRM. Estos
eventos estan disefiados para interactuar con las
comunidades, brindar educacion sobre medicina
regenerativa y cultivar asociaciones estratégicas.

ALCANCE COMUNITARIO

El equipo del CIRM

difunde informacion
sobre la anemia

falciforme y las

células madre en el
Desfile Black Joy
2024 en Oakland,
California.
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DIVERSIDAD, EQUIDAD E INCLUSION

DEI: Impulsando el crecimiento,

defendiendo el cambio

La diversidad, la equidad vy la inclusién (DEI)
son parte integral de cada programa que
apoya el CIRM. La Agencia cree que todas
las personas merecen el mismo acceso a los
beneficios de la medicina regenerativa.

Para promover este compromiso, el CIRM
requiere una representacion diversa
en los proyectos que financia.

Las propuestas deben

reflejar una comprension

de las disparidades de

salud asociadas con la

indicacion objetivo y deben

ir acompanadas de un plan

de accion que demuestre

un compromiso proactivo

con poblaciones diversas y

estrategias para fomentar la sensibilidad
cultural.

Requerir que los ensayos clinicos amplien
la representacion es un paso importante
para revertir la inequidad estructural en la
atencion médica.

Otro objetivo del CIRM es reforzar una
fuerza laboral diversa y calificada que
represente a la diversa poblacion
de California. EI CIRM brinda
oportunidades educativas y
de capacitacion en medicina
regenerativa para estudiantes
y jovenes profesionales con
diversos antecedentes educativos

\J y niveles de habilidades.
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Fotografias: Cortesia del Programa de Becas COMPASS de la UC Irvine,

Centro Broad de Investigacion de Células Madre de la UCLA

CARACTERISTICA DEL PACIENTE

Avanzando en un tratamiento de
células madre para la espina bifida

El afio pasado, el CIRM otorgd una subvencion
de $9 millones a Diana Farmer, MD de UC Davis
Health y jefa de cirugia pediatrica de Shriners
Children’s Northern California para apoyar la
finalizacion de un ensayo clinico de Fase 2 para
mejorar los resultados de los nifos nacidos

con una forma grave de espina bifida llamada
mielomeningocele.

La espina bifida es un defecto de nacimiento
que ocurre cuando la columna vertebral y la
meédula espinal no se forman correctamente
durante el desarrollo fetal, lo que generalmente
resulta en una paralisis de la parte inferior del
cuerpo de por vida.

SR Zodi Nl e ] n
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Fotografias: Cortesia Michelle Johnson

El premio CIRM apoyara el avance de un
tratamiento Unico que se administra mientras

un feto aun se esta desarrollando en el Utero

de la madre a través de un parche recubierto
con células madre derivadas de la placenta. El
tratamiento esta destinado a prevenir la paralisis
y preservar la funcion corporal normal y, en
ultima instancia, mejorar la calidad de vida de
estos nifios afectados y sus familias.

Michelle Johnson y Jeff Maginnis acordaron
participar en el ensayo de Fase 1 en UC Davis
Health cuando descubrieron a través de un
examen de ultrasonido a las 20 semanas de
embarazo que el feto en desarrollo tenia espina
bifida.

Meses después de recibir el tratamiento en el
utero, Michelle dio a luz a un bebé sano llamado
Tobi, quien desde el principio comenzo a
alcanzar todos sus hitos y a mover las piernas.

Hoy, Tobi esta “excelente” y puede caminar de
forma independiente, dice su madre Michelle.
“Le encanta nadar, escalar, saltar en el
trampolin y montar su tractor verde”.
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EDUCACION Y ENTRENAMIENTO

Fotografias de Hartlove-Goodyear

Llevando nuestra vision
hacia adelante

Los programas de educacion y capacitacion
del CIRM son un vinculo vital con el manana.

El CIRM ofrece a los estudiantes tradicionalmente
desatendidos varias oportunidades para participar en
programas de capacitacion. Estas iniciativas preparan
a una nueva generacion de cientificos para las terapias
celulares y génicas que emergen del campo actual.

Al establecer una fuerza laboral de cientificos
altamente calificados y diversos, el CIRM se asegura
de que su impacto en la investigacion y el desarrollo, la
infraestructura, el alcance comunitario y de pacientes,
y las iniciativas DEI continuen en el futuro.

Capacitacion de la
proxima generacion
de cientificos

El CIRM ofrece valiosas vias
educativas y de capacitacion en
medicina regenerativa disefadas
para estudiantes y jovenes
profesionales de las diversas
comunidades de California.

Cuatro programas financiados
por el CIRM (SPARK, Bridges,
COMPASS y Scholars) apoyan
a la proxima generacion

de cientificos de medicina
regenerativa desde la escuela
secundaria hasta becarios
clinicos. Cada programa ofrece
experiencia practica que se basa
en el dominio de las habilidades
técnicas criticas para el avance
cientifico y médico futuro.

Vision educativa del
futuro del CIRM

Este afio, el CIRM lanzo su
estrategia de red educativa,
gue representa un paso
significativo en el compromiso
de la Agencia con la educacion.
Estas iniciativas integran a

la perfeccion los programas
educativos con aplicaciones
practicas, conectando la
capacitacion con el uso en el
mundo real y aprovechando las
inversiones en los programas
de pilares de educacion e
infraestructura del CIRM.

30  INSTITUTO DE MEDICINA REGENERATIVA DE CALIFORNIA INFORME ANUAL DE 2024

EDUCACION Y ENTRENAMIENTO

Programas de educacion y
capacitacion: perspectivas nuevas
y diversas en la mesa cientifica

Programa de verano para acelerar el
conocimiento de la medicina regenerativa

‘I‘I PROGRAMAS EN
TODO EL ESTADO

El programa de pasantias de verano
remunerado del CIRM ofrece a estudiantes de
secundaria diversas oportunidades unicas en la
investigacion de células madre, particularmente
a estudiantes que de otro modo no tendrian la
oportunidad de participar en pasantias debido
a limitaciones econémicas.

Faith “Andy” Anderson

Becario SPARK de la Universidad de Medicina
y Ciencias Charles R. Drew 2023

“Este campo me emociona porque tiene
mucho potencial. Mi parte favorita de la
conferencia SPARK fue ver mujeres y personas
de minoriasque se parecen a mi haciendo un
trabajo innovador”.

BRIDGES

Puentes a la investigacion y terapia
con células madre

‘|5 PROGRAMAS EN
TODO EL ESTADO

Bridges prepara a candidatos diversos y
desfavorecidos en licenciaturas y maestrias en
ciencias para oportunidades de investigacion y
carreras en medicina regenerativa.

David Mendoza Bautista
Pasante de maestria, Novo Nordisk, becario de
Cal Poly Bridges 2023-2024

“El programa Bridges realmente se trata de
crecimiento personal e innovacion colectiva”.
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EDUCACION Y ENTRENAMIENTO

COMPASS CIRM SCHOLARS

Creando oportunidades a traves
de la tutoria y la asociacion en la ciencia

de células madre

COMPASS satisface la necesidad apremiante
de orientar y nutrir una representacion diversa
de estudiantes universitarios para carreras en
medicina regenerativa. Ayuda a construir una
fuerza laboral que refleje la demografia de
California y sea sensible a las disparidades de
la poblacién en la investigacion y la atencion
médica.

PROGRAMAS EN
TODO EL ESTADO

Ryan Johnson

Estudiante de pregrado Becario COMPASS de
UC Riverside 2023-24

“La mejor parte ha sido todo el trabajo préactico
y simplemente ser parte de la medicina
regenerativa en su conjunto”.

Capacitacion en investigacion
de medicina regenerativa de
descubrimiento y traslacional

18

El programa CIRM Scholars apoya y

capacita a cientificos de California en varias
etapas educativas, incluidos becarios pre y
posdoctorales y clinicos. Los académicos
contribuyen a la expansion de la investigacion
con células madre a medida que se
convierten en investigadores expertos y
aspirantes a lideres en medicina regenerativa.

PROGRAMAS EN
TODO EL ESTADO

Orquidea Garcia

Beca posdoctoral, 2013-2014
Children’s Hospital Los Angeles—El Instituto
de Investigacion Saban

‘Lo mas inspirador es la diversidad de
pensamiento que abarca el programa para
abordar algunos de los desafios clinicos y
cientificos mas complejos”.

Fotografia cortesfa de Orchid Garcia
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Actualizacion del presupuesto

La mision y la estrategia del CIRM estan ancladas en cinco dreas criticas de
inversion: Descubrimiento, Traslacional, Clinica, Educacion e Infraestructura. Cada
pilar es esencial para avanzar en la investigacion de la terapia con células madre y
genes en cada etapa.

Presupuesto para el ano fiscal 2023-24: $519 millones

Presupuesto de investigacion para el afio fiscal 2023-24

519 millones

Presupuesto administrativo para el afo fiscal 2023-2024

28.9 millones

Fondos aprobados (subvenciones y premios)

377.4 millones

Fondos restantes

141.5 millones

Saldo bajo gestion activa

AP | L | PP

627.5 millones

Numero de premios de proyectos activos

342

Presupuesto aprobado de seis meses para el ano fiscal 2024-25*: $420.5 millones

5

—_—

L

Investigacion de Investigacion Investigacion Programas Programa de
descubrimiento traslacional clinica educativos infraestructura
$116.2 millones  $60 millones $145.5 millones $0** $88.8 millones
El CIRM invierte en El CIRM ayuda El CIRM esta A través de El programa de

investigacion basica
en etapa inicial o

de descubrimiento
que avanza en su
comprension de
como funcionan

las células madre

y los genes, y
explora nuevos

y revolucionarios
tratamientos y
tecnologias de
terapia génica y con
células madre.

a que la mejor
investigacion a nivel
de descubrimiento
avance al siguiente
nivel al establecer,
respaldar y probar el
trabajo fundamental
requerido para

las solicitudes de
ensayos clinicos.

construyendo una
cartera de terapias
de clase mundial y
respaldando cada
proyecto con un
Panel Asesor Clinico
y Otros recursos
para aumentar sus
posibilidades de
éxito en los ensayos
clinicos y durante los
mismos.

los programas
educativos, el CIRM
esta ayudando

a capacitar a la
préoxima generacion
de cientificos

y técnicos

en medicina
regenerativa
necesarios para
avanzar en el
campo.

infraestructura del
CIRM construye
centros reales

y virtuales que
brindan los recursos,
la experiencia'y

la informacion
necesarios para
avanzar en la mision
del CIRM.

*Admite nuevos premios de julio a diciembre de 2024. EI CIRM solicitara fondos para el resto del ario fiscal en

diciembre de 2024.

**Los programas educativos actuales estan totalmente financiados para el afio fiscal actual.
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Es la comunidad la que cataliza
el camino a seguir

En el CIRM, la busqueda del cambio positivo y el compromiso de ser pioneros en los avances de
la medicina regenerativa son principios fundamentales. Estas fuerzas motivan al equipo del CIRM a
trabajar arduamente para lograr lo que alguna vez pareci6 inalcanzable.

El CIRM reconoce que realmente se necesita una comunidad para tener éxito. La Agencia entiende
que los avances cientificos mas significativos surgen de una comunidad rica en perspectivas
diversas.

601 G Blvd, Suite 400
CNS!O RCM South Ztaexvgan(;/isco,ugi 94080 @ 0 @
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https://www.facebook.com/CaliforniaInstituteForRegenerativeMedicine
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https://twitter.com/cirmnews

