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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 SMN2. 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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Swiatlo uwiezione w ultracienkiej siatce

Ten wynik otwiera droge do nowych, ptaskich elementdw fotonicznych.

09-04-2026
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Przelom w leczeniu schorzen ukladu ruchu

Bedzie mozna regenerowac kosci i stawy

09-04-2026

WAT z nowymi pracowniami dla Instytutu

Radioelektroniki

Otrzymat nowy budynek z pracowniami i aula dla studentdw.

Ponowna analiza danych naukowych moze
przyniesc zupelie inne wyniki

Dwie trzecie z nich wyciaga inne wnioski.

——
i H
09-04-2026

Antybiotykoopornosc jednym z najwiekszych
zagrozen zdrowia publicznego

Bakterie rozprzestrzeniaja sie nie tylko w szpitalach.
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Naukowcy pracuja nad biosyntetycznym
supermikrobiomem p

Przydatnym w leczeniu wielu schorzen, jak choroby nowotworowe i autoimmunologiczne.

09-04-2026

Bez podstawowej wiedzy o roslinach

Wprowadzamy coraz wiecej gatunkéw obcych inwazyjnych.

30-03-2026

Stypendia ministra nauki za znaczace
osiagniecia
Przyznat je 402 osobom.
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