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Kwas walproinowy zamiast terapii genowej

Wiele choréb ma podtoze genetyczne - ich przyczyna jest wadliwe dziatanie jednego lub kilku gendw.
Naleza do nich na przyktad mukowiscydoza czy plasawica Huntingtona.

Jak twierdza niemieccy eksperci od terapii genowej, zamiast wymienia¢ wadliwy gen, mozna by
pobudzi¢ istniejace w komdrkach mechanizmy naprawcze za pomoca odpowiedniego leku
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i przynajmniej ztagodzi¢ objawy choroby.

Na razie badania dotyczyly stosunkowo czesto wystepujacej choroby - rdzeniowego zaniku miesni
(SMA). Wystepuje ona u jednego na 6000 noworodkéw i nalezy do najczestszych przyczyn zgonow
w tej grupie wiekowej. Zwyrodnienie neuronéw ruchowych w rdzeniu kregowym prowadzi do
ostabienia miesni i niedorozwoju tutowia oraz konczyn. Chorym brakuje genu SMN1 (kodujacego
biatko zwane SMN), natomiast maja kopie genu SMN?2. Jednak wytwarzaja tylko okoto 10 procent
wlasciwego biatka, co nie wystarcza do powstrzymania rozwoju choroby. SMA przebiega tym ciezej,
im mniej kopii genu SMN2 wystepuje u dziecka (moze by¢ od jednej do czterech kopii).

Genetycy z uniwersytetu w Kolonii badali dziatanie leku zwanego kwasem walproinowym
stosowanego jak dotad w leczeniu padaczki (epilepsji). Okazato sie, ze kwas walproinowy moze
nawet czterokrotnie podnies¢ poziom brakujgcego biatka we krwi i tkance mozgowe;j.

Najpierw przez cztery miesigce podawano lek rodzicom chorych dzieci, uzyskujac podwyzszenie
poziomu biatka SMN we krwi. P6zniej kwas walproinowy podano dwudziestce chorych dzieci. U
siedmiu podniost sie poziom biatka we krwi. Nadal nie jest jasne, czy biatko trafito takze tam, gdzie
jest potrzebne - do komdrek nerwowych rdzenia kregowego.

Zanim ewentualnie kwas walproinowy zostanie zatwierdzony do leczenia rdzeniowego zaniku
miesniowego, niezbedne sa dalsze badania.
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Skomentuj na forum
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Dygestoria SIMPLY12 i SIMPLY15 - prostota i
bezpieczenstwo

Nowoczesne stanowiska do pracy z chemikaliami.

02-09-2025
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Nie tvlko ludzie lubia grzvb

Grzybami interesuja sie nie tylko ludzie, ale takze bardzo rézne grupy owadow.
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Warto chodzic¢ na lekcie WF i jes¢ zdrowe
drugie sniadanie w szkole

Nawet taka choroba jak cukrzyca nie zwalnia z lekcji wychowania fizycznego.
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Zmieniajac niezdrowe nawyki

Mozna nawet o potowe zmniejszy¢ ryzyko rozwoju raka.

02-09-2025

Co piaty Polak spelnia kryteria pracoholizmu

Wynika z badan przeprowadzonych przez platforme edukacyjna.
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Nasze mozgi nie sa w stanie nauczyc sie
wszystkiego w takim samym...

W takim samym stopniu i czasie.
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Lek na padaczke odwrocit objawy autyzmu u
myszy

Podali im leki testowane obecnie w terapii epilepsji.

02-09-2025

Produkty na bazie konopi poprawiaja jakos¢
snu u 0s0b z bezsennoscia

Wynika z badania, ktére publikuje czasopismo ,,PLOS Mental Health”.
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