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Nowe terapie chorób neurodegeneracyjnych
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Europejskie wysiłki na rzecz wyjaśnienia
i leczenia ciężkich postaci neurodegeneracji doprowadziły do odkrycia nowatorskich
związków leczniczych.

Neurodegeneracja z gromadzeniem się żelaza w mózgu (NBIA) to grupa rzadkich dziedzicznych
chorób neurodegeneracyjnych, które charakteryzują się wysokim poziomem żelaza w mózgu.
Najpowszechniejszym rodzajem NBIA jest neurodegeneracja związana z kinazą pantotenianu (PKAN)
wywoływana mutacjami w genie PANK2. U większości pacjentów objawy NBIA występują już we
wczesnym dzieciństwie i szybko się pogłębiają.

Obecnie nie istnieje terapia o potwierdzonej skuteczności w hamowaniu PKAN lub jakiejkolwiek
innej postaci NBIA. Biochemiczne celowanie w PANK2 wydaje się wartościową metodą zapobiegania
szkodliwemu gromadzeniu się w mózgu toksycznej N-pantotenoilocysteiny oraz panteteiny.

Naukowcy z finansowanego przez UE projektu TIRCON (Treat iron-related childhood-onset
neurodegeneration) chcieli sprostać pilnej potrzebie stworzenia terapii NBIA. W tym celu nawiązali
współpracę światowi eksperci z tej dziedziny i zgodnie z planem projektu TIRCON przeprowadzili
przedkliniczne prace nad obiecującymi lekami.

Uczestnicy projektu TIRCON zmierzyli się z wyzwaniami, związanymi z rzadkością tej choroby,
brakiem rejestrów pacjentów i fragmentacją badań na całym świecie. W tym celu ustanowili
międzynarodowy, zharmonizowany rejestr 281 pacjentów cierpiących na NBIA. Niniejszej bazie
danych towarzyszy międzynarodowy bank biomateriału od 216 NBIA pacjentów i 372 osób z grupy
kontrolnej. Zebrany materiał wykorzystano do analiz genomicznych, proteomicznych,
transkryptomicznych i metabolomicznych w kierunku nowych biomarkerów chorobowych.

Przeprowadzili randomizowane badanie kliniczne z udziałem 89 pacjentów, z grupą kontrolną
przyjmującą placebo, aby określić bezpieczeństwo i skuteczność chelatującego żelazo leku
deferypronu w PKAN. Uczestnictwo każdego z pacjentów w badaniu trwało 18 miesięcy, podczas
których naukowcy ocenili symptomatyczny oraz neuroochronny wpływ leku.

Dokonano syntezy dodatkowych związków i przebadano pod kątem przeciwdziałania PKAN
w kulturach komórkowych oraz na muszkach i myszach. Jeden z tych związków (CAB1803)
opatentowano i promowano jego stosowanie jako leku sierocego.

Uczestnicy inicjatywy TIRCON, oprócz zgłębienia fundamentalnej wiedzy o patogenezie choroby,
nadali strukturę badaniom nad NBIA i współpracy pracowników służby zdrowia na poziomie
międzynarodowym. Co istotne, zidentyfikowane związki mogą stanowić nowatorskie terapie tej
postępującej, powodującej niepełnosprawność i zagrażającej życiu choroby.
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Ekrany dotykowe bez problematycznego indu
Tańsze i bardziej przyjazne środowisku.
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Świat atomów i cząsteczek
Jak dzięki różnym metodom obrazowania zobaczyć “całego słonia”
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Żyjemy w czasach multitożsamości
Ekspert o mediach społecznościowych.
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Dlaczego Polki rzadziej jedzą mięso niż
Polacy?
Równość płci może mieć związek ze swobodą wyboru tego, co się je.
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Co 3 osoba dorosła zagrożona chorobami z
powodu braku ruchu
Alarmuje Światowa Organizacja Zdrowia.
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Cynk może pomóc chronić uprawy przed
zmianami klimatu
Informuje “Nature”.
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Tancerze są mniej neurotyczni niż ogół
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populacji
Jednocześnie są bardziej ugodowi i ekstrawertyczni.
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Rrząd planuje, aby minister mógł odwołać
dyrektora NCBR
Dyrektor Narodowego Centrum Badań i Rozwoju będzie mógł zostać odwołany.
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