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Hay momentos en los que la ciencia
avanza mas rapido que nuestra ca-
pacidad para llevarla hasta quienes
la necesitan.

Ese es, precisamente, el desafio que
da sentido a Fundacion Columbus.

Cada ano conocemos familias para
las que existe una oportunidad
cientifica, pero que todavia encuen-
tran demasiados obstaculos para
acceder a ella. Nuestro compromiso
consiste en reducir esa distancia.
Porgue creemos que ningun niino
deberia quedarse sin tratamiento
cuando la ciencia puede ofrecer
una solucion.

2025 ha sido un ano especialmente
importante para nuestra fundacion.
Hemos seguido impulsando nuevas
terapias avanzadas, consolidan-
do alianzas estratégicas y demos-
trando que la colaboracion entre
investigadores, hospitales, empre-
sas, instituciones y sociedad puede
transformar la esperanza en opor-
tunidades reales para muchos ni-
nos con enfermedades ultrarraras.

Pero, por encima de cualquier logro,
hay algo que da verdadero sentido
a nuestro trabajo: cada familia que
recupera la esperanza. Cada in-
vestigador que encuentra el apoyo

necesario para seguir avanzando.
Cada colaborador que decide for-
mar parte de este proyecto.

Nada de esto seria posible sin voso-
tros.

Gracias a todas las personas, or-
ganizaciones e instituciones que
confiais en nuestra mision. Vues-
tro compromiso nos permite seguir
construyendo un modelo que ace-
lera el acceso a terapias avanzadas
alli donde mas se necesitan y que
demuestra que, cuando unimos per-
sonas, cultura e innovacion, es posi-
ble cambiar vidas.

Todavia queda mucho camino por
recorrer. Muchas enfermedades si-
suen esperando una respuesta y
muchas familias continllan necesi-
tando una oportunidad.

Por eso seguimos trabajando con la
misma conviccion que inspiro el na-
cimiento de Fundacién Columbus:
que lo ultrarraro también merece
esperanza.

Y que, cuando la ciencia y la socie-
dad avanzan juntas, esa esperanza
puede convertirse en realidad.

Con mi mas profundo agradeci-
miento,



Cada aino nacen nhinos y ninas afectados por
enfermedades para las que apenas existen
respuestas.

Muchas de ellas son enfermedades ultra-
rraras: patologias que afectan a un numero
muy reducido de pacientes y que, precisa-
mente por esa baja prevalencia, encuentran
enormes dificultades para atraer recursos,
investigacion y oportunidades terapéuticas.

Durante décadas, la realidad de estas fami-
lias ha estado marcada por la incertidum-
bre.

La incertidumbre de no disponer de un diag-
nostico. La incertidumbre de no encontrar
especialistas. La incertidumbre de saber
que, aun existiendo conocimiento cientifico
prometedor, las posibilidades de acceder a
un tratamiento son extremadamente limita-
das.

Sin embargo, el problema ya no es Unica-
mente cientifico.

*Fundacion Columbus es una organizacion sin
animo de lucro inscrita en el Registro Nacional de
Fundaciones de Espana n.°1930.

La revolucion de la medicina genética, las
terapias avanzadas y la biotecnologia ha
abierto oportunidades sin precedentes.

Hoy conocemos mejor muchas de estas
enfermedades que hace apenas diez anos.
Disponemos de herramientas capaces de
corregir errores genéticos.

Contamos con investigadores, hospitales y
empresas comprometidas con el desarrollo
de soluciones innovadoras. Y, aun asi, dema-
siadas familias siguen esperando.

No porque la ciencia no avance. Sino por-
que existe una distancia entre la innovacion
y los pacientes. Una distancia que muchas
veces es econdmica, organizativa o regula-
toria.

Es precisamente este el motivo por el cual
existe Fundacion Columbus.

Fundada en 2017, Fundacién Columbus
trabaja impulsando iniciativas pioneras
en salud para acelerar el acceso a
terapias avanzadas para niinos con
enfermedades ultrarraras

mejorando su esperanza

y calidad de vida.

Fundacion Columbus trabaja para que
ninos con enfermedades ultrarraras tengan
acceso a terapias cuando la ciencia puede
poner una solucion a su alcance.

Nuestro patronato

Damia Tormo Carulla | Presidente y patrono
Javier Garcia Cogorro | Secretario y patrono
Mercedes Calabuig | Patrona

Beatriz Sobrino | Patrona

Ana Lopez | Patrona

Nuestro equipo

Shiela Mameng | Directora

Marc Marco | Director financiero | Voluntario
Carlos Lloris | Dpto. Finanzas | Voluntario
Marisol Quintero | Dpto. Cientifico | Voluntaria
Ana Tabernero | Dpto. Legal | Voluntaria




Personas, innovacion y cultura para llevar
esperanza a los ninos, acelerando el acceso
a terapias avanzadas para enfermedades

ultrarraras.

Porque las personas son
el centro de todo lo que
hacemos.

Trabajamos para que nhinos
Yy nhinas con enfermedades
ultrarraras en necesidad mé-
dica urgente puedan acceder
a huevas oportunidades tera-
péuticas y mejorar su calidad
de vida.

Cada programa impulsado,
cada familia acompanada
y cada tratamiento facilita-
do tienen un uUnico objetivo:
transformar vidas.

Porque los grandes
desafios requieren nuevas
soluciones.

Impulsamos programas de
terapia génica, construimos
alianzas cientificas y desa-
rrollamos modelos innova-
dores que permitan acelerar
el acceso de los pacientes a
tratamientos avanzados.

Creemos que la innovacion
debe llegar también a quie-
nes mas dificil lo tienen.

Porque la transformacion
social requiere
conocimiento,
sensibilizacion y
compromiso colectivo.

A través de actividades cul-
turales, eventos, campanas
y acciones de divulgacion
acercamos la realidad de las
enfermedades ultrarraras a
la sociedad.

Generamos comunidad. Mo-
vilizamos recursos. Construi-
Mos esperanza.

Porgue sabemos que ningun
avance cientifico llega lejos
sin el apoyo de una sociedad
comprometida.

Nuestra vision

Existen alrededor de 7.000 enfermedades
raras y solo el 5% tiene un tratamiento
aprobado. Las companias farmacéuticas a
menudo pasan por alto estas enfermeda-
des debido a los elevados costes de inves-
tigacion y el limitado retorno comercial.

Fundacion Columbus quiere cambiar el
statu quo.

Sonamos con un mundo donde ninguna
enfermedad quede olvidada por ser dema-
siado rara. Un mundo en el que el acceso a
la innovacion médica no dependa del nu-
mero de pacientes afectados por una en-
fermedad.

Un mundo en el que las familias encuen-
tren respuestas alli donde durante dema-
siado tiempo solo existio incertidumbre.

Sabemos que este objetivo requiere tiem-
po, recursos y la implicacion de multiples
actores.

Pero también sabemos que los avances lo-
grados durante los ultimos afios demues-
tran que es posible construir un modelo
diferente.

Un modelo donde la innovacion llegue tam-
bién a quienes histéricamente habian que-
dado fuera de los circuitos tradicionales de
desarrollo terapéutico.

Nuestros ejes de actuacion

Acelerar

El desarrollo de programas
para enfermedades
ultrarraras, reduciendo las
barreras en investigacion,
manufactura y
conocimiento clinico.

$
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Impulsar

La colaboracion
entre sector privado,
investigadores,
asociaciones de pacientes
y comunidad médica para
impulsar el avance en
nuevas terapias.

<=/

Movilizar

A equipos médicos,
instituciones y empresas
para llevar las terapias
génicas a las familias y
ninos que las padecen.



En equipo se llega
mas lejos
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2025

Este ano ha sido un reflejo de nuestro compromiso y avance: hemos impulsado terapias
innovadoras, consolidado alianzas estratégicas y, |o mas importante, ofrecido una esperanza
concreta a pacientes y a quienes los acompanan.

Innovacion Cultura
Autorizacion Asistentes

para el primer al IV Festival
ensayo clinico RenHacer

de CTNNET Nuestro objetivo:
10 enfermedades ultrarraras | 10 tratamientos efectivos
Fabricacion Recaudados
ELP-02 para para la DANA
CMT4)

Orphan Drug
Designhation para
CMT4)

Firma colaboracion
con Hospital Sant
Joan de Déu
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Paraparesia espastica tipo 50

Causa Modalidad Estado Promotor Pacientes
Gen AP4M1 Terapia génica Fase 1/2 Elpida tratados
AAVI-APAMI Therapeutics 16
(MELPIDA)

Retraso del desarrollo global,
discapacidad intelectual mo-
derada o grave, habla altera-
da o ausente, microcefalia,
convulsiones y sintomas mo-

tores progresivos. La espas- 0 total conduciendo con el

ticidad puede extenderse a
las extremidades superiores,
lo que puede derivar en una
tetraplejia o pérdida parcial

tiempo al paciente a depen-
der de una silla de ruedas.

Ona

Tras el diagndstico de SPG50 en mayo de 2024, y ante la
falta de opciones en Espaia, la familia de Ona encontro la
Fundacion Columbus y el ensayo clinico de SPG50 en EE.UU..
Fundacién Columbus facilitd su traslado a Dallas, donde Ona
recibio la terapia génica experimental, con resultados trans-
formadores: hoy camina de forma independiente y es capaz
de balbucear palabras.

Dani

El ano 2025 quedara marcado como un momento especialmente re-
levante para la comunidad SPG50 y para el ecosistema de terapias
avanzadas en Espana.

El 9 de septiembre, Dani se convirtid en el primer menor de tres
anos tratado en nuestro pais - en el Hospital de Sant Joan de Déu-,
demostrando que Espaia puede ser un polo de innovacion en Eu-
ropa.

Fundacion Columbus también ha apoyado el tratamiento de Thomaz, un niino de Brasil,
tratado con MELPIDA, y los costes asociados al seguimiento de los tratamientos de
Michael, Sergio, Alberto y Alejandro, tratados con la terapia génica en ainos anteriores.

Deficiencia de L-aminoacido aromatico descarboxilasa (parkinson infantil)

Causa Modalidad Modalidad Promotor Pacientes
Gen DDC Terapia génica Terapia Dr. Kristoff tratados
génica Bankiewicz 32

La AADC es un trastorno
neuroldgico hereditario que
impide al cerebro producir
dopamina y serotonina, pro-
vocando un retraso del de-
sarrollo, hipotonia, espasmos
y pérdida de control motor
desde el primer aino de vida.
La terapia génica introduce

32

Ninos
tratados

Hasta la fecha, la
fundacion ha facilitado
el tratamiento tanto,
con ayudas directas,
como cubriendo el
seguro médico de la
operacion.

una copia funcional del gen
defectuoso directamente en
las células cerebrales con re-
sultados notables: mejora del
control cefalico, reduccion de
movimientos  involuntarios

rapéutico impulsado por la
fundacion, liderado cientifica-
mente por el Dr. Bankiewicz,
experto mundial en medicina
neurorestauradora y profe-
sor de Cirugia Neuroldgica en

Y, en muchos casos, recupe- la UCSF
racion del habla y la marcha.
Fue el primer programa te-

135

Paises de
origen

Desde Fundacion Columbus, mantenemos nuestro firme
compromiso con los ninos y ninas que padecen esta en-
fermedad tan severa y poco atendida. En 2025, hemos
continuado impulsando el desarrollo de nuevos protoco-
los clinicos para aplicar la terapia génica como via tera-
péutica en el AADC, buscando no solo detener el avance
de la enfermedad, sino restaurar funciones neurolégicas
esenciales para la calidad de vida.



NUESTROS PROGRAMAS

CTNNB1

Sindrome CTNNB1
Causa Modalidad Estado Promotor Pacientes
Mutacion gen Terapia génica Fase 1 CTNNBT tratados
CTNNB1 Neurodegenerativa Foundation 1

AAV9

Urban

En diciembre de 2025, se
tratd con terapia génica al
primer paciente del mundo
con el sindrome CTNNBT1, Ur-
ban. El ensayo, dirigido por
el Prof. Dr. Damjan Osredkar
y un equipo multidisciplinar
del University Medical Cen-
tre

oiziq 16

Trastorno del neurodesarrollo
grave asociado con un retraso
en el desarrollo, discapacidad
intelectual, dificultades en el

Ljubljana, representa el pri-
mer intento de cambiar el
curso del sindrome CTNNB1 y
el inicio oficial del ensayo cli-
nico de Fase I/Il GAIN-CTNNBI
(NCTO7270549), el primero en
esta enfermedad

habla, dificultades motoras y
trastornos de conducta, inclu-
yendo sintomas de autismo y
TDAH.

a nivel mundial. Fundacién Co-
lumbus ha apoyado al proyec-
to con asesoramiento técnico
y a través de la colaboracion
con Viralgen para la manufac-
tura de la terapia génica.

CMTA4)

Enfermedad de Charcot-Marie-Tooth tipo 4j-Gen FIG4

Causa Modalidad Estado Promotor Pacientes
Gen FIG4 Terapia génica Fase 1/2 Elpida tratados
AAV9-FIG4 (ELP-02) Therapeutics 0

Con menos de 100 casos iden-
tificados en el mundo, provo-
ca una pérdida progresiva y
severa de la funcion nerviosa:

Durante 2024, ELP-02 obtuvo
el FDA clearance del IND en
diciembre de 2024, la autori-
zacion de la FDA para iniciar el
ensayo clinico en Estados Uni-
dos. Un hito regulatorio critico
que abrira la puerta a tratar a
los primeros pacientes.

En 2025, la Fundacion Colum-
bus participd en la financia-

debilidad muscular creciente,
pérdida de sensibilidad y, en la
mayoria de los pacientes, de-
pendencia de silla de ruedas

cion de la fabricacion de la
primera terapia génica para
CMT4J (ELP-02), junto a Elpida
Therapeutics, CMT Research
Foundation, CureCMT4J/Talia
Duff Foundation y Viralgen.

Los primeros pacientes se
trataran en Estados Unidos
en 2026. El objetivo de la Fun-

Otras enfermedades candidatas

al Objetivo 10

y multiples cirugias durante
la adolescencia. Muchos pre-
sentan ademas complicacio-
nes respiratorias graves.

dacion Columbus es traba-
jar conjuntamente con todos
los socios del programa para
tener el ensayo clinico ope-
rativo en Espana en 2027, ga-
rantizando que los pacientes
europeos con CMT4J) puedan
acceder a este tratamiento sin
tener que cruzar un océano.
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RenUacerz

Festival-Musikaldia

i

Personas
Pacientes con Pacientes Pacientes con Usos Asociaciones
cancer infantil tratados tratamientos compasivos de pacientes
tratados con con terapia de seguimiento solicitados apoyadas
protonterapia avanzada apoyados
L I 4
Innovacion
Terapias Ensayos Enfermedades Alianzas
apoyadas clinicos analizadas cientificas
que han iniciados en estratégicas
conseguido Europa
hitos
regulatorios
clave

A menudo se piensa que los
avances desarrollados para
comunidades muy pequenas
tienen un impacto limitado. Sin
embargo, la historia de la me-
dicina demuestra lo contrario.

Las enfermedades ultrarraras
permiten comprender me-
canismos biologicos funda-
mentales con una precision
excepcional. Cada avance en
este ambito puede abrir cono-
cimiento util para desarrollar
soluciones en otras patolo-
gias, incluso en enfermedades
mucho mas frecuentes.

Cuando apoyamos una terapia
para una enfermedad ultrarra-
ra, no ayudamos solo a una
comunidad concreta. También
ampliamos las fronteras del
conhocimiento cientifico. La in-
novacion que hoy nace para
unos pocos puede benefi-
ciar manana a millones.




Cultura

La cultura como movimiento solidario

RenHacerz

Festival:Musikaldia

La IV edicion del Festival RenHacer se
celebro del 8 al 14 de septiembre con
una ambiciosa programacion que unio
musica, divulgacion y compromiso so-
cial en Bilbao, Logrono y Arantzazu.

En total, alrededor de 1.500 personas
asistieron-al Festival RenHacer 2025 a
lo largo de las cuatro fechas programa-
das, que incluyeron como obra central
el Requiem de Verdi, bajo la direccion
musical del maestro Ramon Tebar, in-
terpretado por el Orfedn Donostiarra,
la Orquesta Sinfonica de Bilbao (BOS)
y un elenco de solistas de prestigio in-
ternacional integrado por la soprano
Miren Urbieta-Vega, la mezzosoprano
Caterina Piva, el tenor Jonathan Tetel-
man y el bajo George Andguladze. Asi-
mismo, la programacion se completo
con la Matinée en la Cripta, protago-
nizada por el chelista Angel Luis Quin-
tana junto a Alejandro Gomez Pareja,
ofreciendo asi una propuesta artistica
de excelencia que atrajo a un-amplio y
diverso publico.

’ a%

El 20 de marzo, la Catedral de
Valencia acogié un concierto
benéfico extraordinario orga-
hizado por la Fundacion Co-
lumbus para apoyar la recu-
peracion cultural de Paiporta
tras la DANA.

Casi 1.300 personas llenaron
uno de los templos mas em-
blematicos de la ciudad en
una noche en la que la solida-
ridad y la musica fueron de la
mano.

Los fondos recaudados se
destinaron integramente a la
Unié Musical y la Banda Pri-

mitiva de Paiporta, dos socie-
dades musicales cuyas se-
des e instrumentos quedaron
gravemente danados por la
catastrofe, y que representan
décadas de tradicion cultural
y formacion musical en la co-
marca.

La velada comenzo en la Pla-
za de la Virgen, donde el tenor
Eduardo Sandoval y el Orfedn
Donostiarra interpretaron el
Himno de la Comunitat Valen-
ciana ante el manto floral de
la Virgen. Tras 22 anos de au-
sencia, el Orfedon Donostiarra
regreso a Valencia bajo la di-

reccion de José Antonio Sainz
Alfaro con la participacion es-
pecial de Juan de la Rubia, or-
ganista de la Sagrada Familia,
en un concierto que emocio-
no a todos los presentes.

Gracias al apoyo de todos los
asistentes, este evento fue
posible. Porque la musica que
durante ahos ayudod a finan-
ciar tratamientos para ninos
con enfermedades raras, esta
vez se puso también al servi-
cio de Valencia.



La cultura como movimiento solidario

Concierto cde Navidad

El 16 de diciembre, la historica Parroquia de
San Nicolas de Bari —conocida como la Capilla
Sixtina valenciana— acogio el tercer concierto
navideno solidario de la Fundacion Columbus,
consolidado ya como una cita imprescindible
en la agenda cultural y solidaria de la ciudad.

El Cor Jove de la Comunitat Valenciana, bajo la
direccion de Josep Vicent Balaguer, fue el en-
cargado de hacer vibrar la boveda estrellada

del templo con un programa navideno selec-
cionado especialmente para la ocasion. Les
acompanaron la organista Atsuko Takano, el
violonchelista Angel Luis Quintana y el tenor
Eduardo Sandoval, en una noche que unid mu-
sica de primer nivel y compromiso solidario.

Los fondos recaudados se destinaron integra-
mente a seguir financiando el acceso a la te-
rapia génica para nifnos con SPG50.

" £ -,Q.'. B i Sl :
R A ras campanas S|empre ‘nen d t
orlas reales, con nombres y apelll flos

Jur PO | Club de G o"’ =S orp "*.. o°o un torneo benefic
Ona una nifa catalana dla nostlcada coﬁ§PG50‘ odos
‘. recaudados se destinaron a financiar su acceso a la
génica a través de la Fundacion Columbus.

.

Entre Fundacion Columbus
y Farmamundi
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Bilbao acogers un
concierto solidario el 14
de septiembre para
financiar terapias génicas
para enfermedades
ultrarraras
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ELDIARIOVASCO
La lucha de Marco contra una enfermedad sin
nombre

Este bebé donostiarra padece el sindrome CTRNBT, una patologfa rara que afecta sobre todo al desarrollo motor,
intelectual y del habla
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Nuestras redes sociales

Datos economicos

Cada programa que activamos es posible gracias a los amigos de la fundacion,
personas, empresas y entidades que confian en esta mision.

68% 7%

*Incremento del 72% respecto al aino anterior
por ayudas destinadas a la DANA de Valencia.

Origen de los fondos

7%
Cuota socios.

39.314,00€

25%
Convenios y patrocinios.

132.168,50€

68%
Donaciones particulares.

366.770,32€

Destino de los fondos

Cuentas anuales disponibles en fundacioncolumbus.org

5%
Gestion y administracion de recursos.

21.264,03€

63%

Programa cultural*
Ayudas a la DANA: 37%
Eventos benéficos : 26%

262.189,00€

32%

Programa enfermecdades raras
(Gastos hospitalarios, enfermedades
raras EE.UU. y Espafa, desplazamientos,
alojamientos, apoyo a asociaciones de
pacientes, etc.).

130.561,63€
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Voces que importan

Porque las historias dan sentido a los datos.

A lo largo de esta memoria he-
mos compartido programas,
avances cientificos, indicado-
res y resultados. Pero existe
una realidad que ningun indi-
cador puede reflejar por com-
pleto. La experiencia de las
personas.

La emocidn de una familia que
recibe una nueva oportunidad.

La colaboracion de Elpida Therapeutics
con Fundacion Columbus ha sido funda-
mental tanto para la creacion de la orga-
nizacion como para su mision de acelerar
el desarrollo de terapias que salvan vidas
para ninos con enfermedades ultrarraras.

Terry Pirovolakis
Elpida Therapeutics

Llevamos cuatro anos colaborando con
Fundacion Columbus. Su trabajo nos da
tranquilidad porgue hacen todo lo posible
para que nuestros hijos puedan acceder a
una terapia que cambie sus vidas. Para las
familias que buscamos un tratamiento, su

labor es imprescindible.

Estibaliz Martin
Presidenta Asoc. CTNNBI1

La satisfaccion de un investi-
gador que ve avanzar anos
de trabajo. La conviccion de
un profesional sanitario que
acompana a sus pacientes en
momentos decisivos.

La generosidad de quienes
deciden apoyar una causa
que puede transformar vidas.

oportunidad.

Por eso hemos querido reser-
var este espacio para quienes
representan el verdadero sen-
tido de nuestra mision.

Porque las historias dan sen-
tido a los datos. Y porque el
impacto solo existe cuando
transforma la vida de las per-
sonas.

El diagnostico de SPG50 fue devastador, pero
saber que existia una terapia génica nos de-
volvid la esperanza. Aunque el coste era ina-
sumible, Fundacion Columbus lo asumio y
nos acompanod. En menos de seis meses, Dani
recibio el tratamiento. Hoy tiene una nueva

Luz Maria Blanco

Madre de Dani

Los grandes avances solo son posibles su-
mando esfuerzos. Fundacion Columbus ha
sido clave para acelerar terapias innovadoras
y acercarlas a los pacientes. Compartimos
una conviccion: colaborar para transformar la
esperanza en oportunidades reales.

Manel del Castillo
Gerente Hospital Sant Joan de Déu
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Puedes ser
protagonista de

la proxima historia
cde esperanza

Ayudanos a transformar la vida de ninos
con enfermedades ultrarraras.

trimestral, anual o puntual.

fundacioncolumbus.org

Bizum | Codigo de donacion:
Las donaciones por Bizum tienen un
importe maximo de 500€

Transferencia bancaria
Titular: Fundacion Columbus

IBAN:

Gracias /
por tu

Nuestra misidon no seria posible sin
las personas, empresas, instituciones,
asociaciones y fundaciones que han
decidido unir su proposito al nuestro.
Nada de lo logrado en 2025 habria sido
posible sin vuestra ayuda.

A nuestros socios Yy
donantes individuales:
gracias por confiar en
nosotros mes a mes,
por hacer vuestras
nuestras causas y por
entender que cada
aportacion, por peque-
na que parezca, forma
parte de algo mucho
mas grande. Sois el mo-
tor que mantiene vivos
nuestros programas.

SJ Sant Joan de Déu
Barcelona - Hospital

A nuestras empre-
sas, fundaciones
colaboradoras:
gracias por ir mas alla
del apoyo y converti-
ros en aliados reales
para que la ciencia
pueda llegar a quie-
nes mas la necesitan.
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A nuestros colabo-
radores cientificos
e institucionales:
gracias por compar-
tir el mismo compro-
miso de que ningun
nino se quede sin
tratamiento cuando
la ciencia puede ayu-
darle.

CONSULTORES

Y alas familias que
nos habéis abier-
to vuestra historia
y habéis confiado
en nosotros en los
momentos mas di-
ficiles: esta memo-
ria es, sobre todo,
vuestra.

Ef’a}namundi

\—/
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syngaoi
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LIFE SCIENCES REAL ESTATE
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Aceleramos
la esperanza
ultrarrara

! fundacion

o; [
!: : columbus

Ronda Guglielmo Marconi, 8
46980 Parque Tecnoldgico Paterna
Valencia | Espana
info@fundacioncolumbus.org
fundacioncolumbus.org



