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Kwas walproinowy zamiast terapii genowej

Wiele chorób ma podłoże genetyczne - ich przyczyną jest wadliwe działanie jednego lub kilku genów.
Należą do nich na przykład mukowiscydoza czy pląsawica Huntingtona.

Jak twierdzą niemieccy eksperci od terapii genowej, zamiast wymieniać wadliwy gen, można by
pobudzić istniejące w komórkach mechanizmy naprawcze za pomocą odpowiedniego leku
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i przynajmniej złagodzić objawy choroby.

Na razie badania dotyczyły stosunkowo często występującej choroby - rdzeniowego zaniku mięśni
(SMA). Występuje ona u jednego na 6000 noworodków i należy do najczęstszych przyczyn zgonów
w tej grupie wiekowej. Zwyrodnienie neuronów ruchowych w rdzeniu kręgowym prowadzi do
osłabienia mięśni i niedorozwoju tułowia oraz kończyn. Chorym brakuje genu SMN1 (kodującego
białko zwane SMN), natomiast mają kopię genu SMN2. Jednak wytwarzają tylko około 10 procent
właściwego białka, co nie wystarcza do powstrzymania rozwoju choroby. SMA przebiega tym ciężej,
im mniej kopii genu SMN2 występuje u dziecka (może być od jednej do czterech kopii).

Genetycy z uniwersytetu w Kolonii badali działanie leku zwanego kwasem walproinowym
stosowanego jak dotąd w leczeniu padaczki (epilepsji). Okazało się, że kwas walproinowy może
nawet czterokrotnie podnieść poziom brakującego białka we krwi i tkance mózgowej.

Najpierw przez cztery miesiące podawano lek rodzicom chorych dzieci, uzyskując podwyższenie
poziomu białka SMN we krwi. Później kwas walproinowy podano dwudziestce chorych dzieci. U
siedmiu podniósł się poziom białka we krwi. Nadal nie jest jasne, czy białko trafiło także tam, gdzie
jest potrzebne - do komórek nerwowych rdzenia kręgowego.

Zanim ewentualnie kwas walproinowy zostanie zatwierdzony do leczenia rdzeniowego zaniku
mięśniowego, niezbędne są dalsze badania.
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Tak klimat uderza w nasze zdrowie
Zmiana klimatu oznacza realne zagrożenia dla zdrowia.
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Ludzkie ciało z termostatem
Temperatura ludzkiego ciała w spoczynku jest stabilna.

http://wiadomosci.onet.pl/1318905,16,1,0,120,686,item.html
http://laboratoria.net/edukacja/32515.html
http://laboratoria.net/edukacja/32515.html
http://laboratoria.net/edukacja/32514.html
http://laboratoria.net/edukacja/32514.html


 
09-07-2025

Lato z komarami, swędzące lato
Te owady mają swoje preferencje wśród ludzi.

 
09-07-2025

Polskie dzieci z szansą na refundację leczenia
białaczki
Immunoterapia zwiększa szanse na wyzdrowienie.
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Powstał światłowodowy "most czasu"
Polska i Niemcy połączyły swoje najlepsze zegary.
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Zanieczyszczenie powietrza szkodzi sercu
Wynika z badań kanadyjskich.
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Mija 140 lat od podania szczepionki
przeciwko wściekliźnie
Szczepionkę opracował francuski mikrobiolog Ludwik Pasteur.
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Sześć cech charakteru decyduje o tym, że
jesteśmy cool
Bez względu na to w jakiej społeczności oraz kulturze przebywamy.
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