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Rok 2011 ve vyzkumu Huntingtonovy nhemoci

Ohlédnuti se za vyzkumem HCH v roce 2011 a prvni rok fungovani systému HDBuzz

@ Autor Professor Ed Wild 02. Rijen 2013  Editor Dr Jeff Carroll
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V roce 2011 jsme byli svédky Ffady vyznamnych udalosti a oblast Huntingtonovy

choroby nebyla v tomto sméru vyjimkou — poCinaje zaloZenim sité HDBuzz a
riistem celosvétového huntingtonského hnuti, pfes pozoruhodné pokroky v zakladnim
vyzkumu az po nadéji, Ze nalezeni ucinné Iécby je blize nezZ kdykoli predtim. Nas prehled je
ohlédnutim za rokem 2011 i tvahou o budoucim vyvoiji.

Prvnirok sité HDBuzz

Pri trose stésti by se klinické testovani IéCiv vyuZivajicich “umié¢eni genli” mohlo rozbéhnout
jesté pred rokem 2013

Na zacatku projektu HDBuzz, 17. ledna 2011, jsme méli jisté pochyby, zda o néj bude zajem.
Ale témér okamzita odezva od ¢tenarl nas presvédcila o tom, Ze jsme prinejmensim
podcenili hlad po spolehlivych a srozumitelnych novych informacich o vyzkumu HCH.
Korespondence i osobni setkani se zajemci se staly zdrojem inspirace, ktery nas primél
pokracovat dal.

Sit HDBuzz se dale rozrlista a konsorcium podporovatell projektu se rozsifilo ze tfi na
dvanact uéastnikl (asociaci spojenych s HCH). HDBuzz se stalo pfednim poskytovatelem

novych informaci z vyzkumu a poskytuje koordinované zpravy devatenacti hlavnim
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internetovym strankam vénovanym HCH. V zafi 2011 se inovativni pfistup sité HDBuzz k
Sifeni védeckych informaci stal namétem uvodniho ¢lanku ve vyznamném odborném
Casopise Trends in Molecular Medicine (Novinky v molekularni medicing).

Diky celosvétovému tymu 55 prekladatelll - dobrovolnik( byly nase ¢élanky zpfistupnény v
deseti jazycich a dalSi budou pfibyvat (ke zméné jazyka staci na strankach HDBuzz.net
kliknout na symbol zemékoule v pravém hornim rohu).

Stranky HDBuzz nyni navstivi okolo 60-70 000 zajemci mési¢né. Okolo 2 200 osob odebira
novinky e-mailem, pfipadné pres Twitter nebo Facebook.

Jaké jsou plany do budoucna? S potésenim miiZzeme oznamit, Ze Uspéch projektu v roce
2011 nas pfimél k tomu, abychom v projektu pokracovali i nadale. Nasi hlavni podporovatelé
- HD Society of America (Americka spole¢nost pro HCH), Huntington Society of Canada
(Kanadska spole¢nost pro HCH) a HD Association England & Wales (Anglicka a waleska
spole¢nost pro HCH) - se zavazali ke sponzorovani této ¢innosti v roce 2012 a dalSich
letech. MUiZeme se tésit na rozsifeni stavajici podpory poc¢atkem roku 2012.

Informacni forum k vyzkumu

Jednim z hlavnich cild projektu HDBuzz je $ifit informace o tom, jak probiha vyvoj a
schvalovani novych IéCiv. Ve fazi testovani a pfipravy je fada potencialnich IéCiv — od velmi
ranych fazi testovani az po klinické studie na lidech. Domnivame se, ze informovanost o
Siroké Skale experimentalnich terapii mliZze pomoci vyporadat se s frustraci, kterou néktefi
lidé postizeni HCH mohou zazivat, kdyz védi, Ze ucinné léky chybi.

V unoru 2011 probéhla kazdoro¢ni konference CHDI vénovana terapii, ktera uvedeny zamér
také zdUraznila. CHDI (= Cure Huntington's Disease Initiative) Foundation, Inc. je soukroma,
neziskova vyzkumna organizace, ktera spolupracuje s mezinarodni siti védcu, ktefi se snazi
objevit léky, které by zpomalily progresi HCH. CHDI umozinuje a podporuje spolupraci
védcl, rozvoj jejich napadl a myslenek ¢asto tim, Ze jim poskytuje finanéni podporu. Jeji
aktivity zahrnuji celou $ifi vyzkumu od prvotnich biologickych vyzkumu aZ po vyvoj Iékl a
klinické Iékové studie.

Nadchl nas pocet rozmanitych terapii v riznych fazich vyvoje, zejména uspéchy na poli
farmaceutické chemie - ta navrhuje IéCiva tak, aby bezpecné v organizmu dosahla
vybraného cile. Na konferenci CHDI bylo také pfipomenuto, Ze pfedni svétovi védci
neunavné spolupracuji pfi boji s HCH.

Rok 2011 v oblasti klinickych studii

Zpravy o klinickych studiich v roce 2011 mohly vyvolat smiSené dojmy. Velké studie dvou
potencialnich Ié€iv — minocyclinu a dimebonu, u kterych se o¢ekavalo, Zze budou schopné
zpomalovat prlibéh nemoci, neprinesly pozitivni vysledek. Dalsi testovani obou latek bylo
pozastaveno.
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Samoziejmé bychom radi slySeli pozitivnéjsi zpravu z téchto studii, ale alespoi nam
pfipomnély nasi tezi, Zze véda shromazduje poznatky postupné, a Ze stale déla pokroky.
Zminéné negativni vysledky nam pomohou zacilit nase snahy na vyvoj lepSich Ié€iv. Pfispély
také k vybudovani infrastruktury pro efektivni organizaci dalSich klinickych zkousek.

Rok 2011 byl ruSnym obdobim pro spole¢nost NeuroSearch, ktera pracuje na léku uréeném
pro zmirnéni motorickych projevii HCH. Jedna se o Iék Huntexil, znamy téz jako ACR16 &i
pridopidin. Vysledky dvou studii (MermaiHD v Evropé a HART v USA) prokazaly pouze
okrajovy efekt na zleps$eni volni kontroly svalll. Evropské a americké agentury v Iété
spole¢nosti NeuroSearch sdélily, Ze pro pfipadné schvaleni Huntexilu je potifebné realizovat
dalsi velkou klinickou studii ve lll. fazi. Na podzim doslo v NeuroSearch k organiza¢nim
zménam, které pomohou zaméfit pozornost na dalSi planovanou studii Huntexilu.

Unorové rozhovory s predstaviteli firmy Novartis nds ujistily, Ze tato spoleénost vénuje
velké usili vyzkumu v oblasti HCH. Ackoliv Svycarska pobocka pro neurologicky vyzkum
byla uzaviena, vyzkumny tym v Massachusetts nadale funguje a samotné zapojeni firmy
Novartis nepochybné znamena cenny pokrok pfi hledani novych terapii.

Léciva na obzoru
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Vyzkum HCH obsahuje mnohé potencialni Ié6Eby ve vSech stadiich vyvoje

Rodinni pfislusnici pacientli s HCH ¢&asto fikaji, Ze se doslechli, Ze 1é¢ba bude dostupna za
par let — to vSak uz slychaji po dvé desetileti. Tempo védeckého pokroku je nékdy pomalé a
frustrujici, ale Celosvétovy kongres o HCH v Melbourne, ktery probéhl v zafi lofiského roku,
nam pripomnél, Ze je v soucasné dobé testovana rada Ié¢ebnych postupl a nékteré nové
vstoupi do faze klinickych zkousek v pfistim roce.

Pokud se zeptate stovky védcli v oboru HCH, jaky pfistup k IéCbé je podle nich nejslibnéjsi,
vétSina vam patrné fekne, ze tzv. gene silencing (cilené umic¢ovani exprese studovanych
genl). Umi¢ovani genl je pro HCH tim, co zavieni kohoutku pro pfetékajici vanu.
Terapeutika potlacujici genovou expresi ovliviuji molekularni posly, ktefi bunky nuti
produkovat patologicky zménénou bilkovinu huntingtin. Nadéje skryta v tomto postupu
spociva v “umli€eni” ¢i vyfazeni skodlivého genu a umoznéni regenerace bunék.
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Rok 2011 byl pro oblast genového umiéeni vyznamny. Nékolika vyzkumnym tymdm se
podafilo dosahnout Uspéchu na mysSich modelech HCH. Doslo nejen ke zpomaleni postupu
nemoci, ale dokonce ke zlepseni stavu studovanych hlodavct. V fijnu jsme informovali o
Uspésném vyrazeni mutovaného genu u mysi, pfi kterém zdrava kopie genu zlstala
neporusena. Tfi tymy informovaly o uspésnych zkouskach bezpecnosti této metody u
primatd, coz je zasadni krok pfed tim, nez mohou zadit studie na lidech. Nyni je cilem co
nejdrive zahajit takové testy - pfi troSe Stésti by se jeden z nich mohl rozb&hnout jesté pred
rokem 2013.

Kromé genového Utlumu jsou ve fazi klinickych zkousek (nebo na jejich pocatku) rizné
potencialni Iéky. Evropsky projekt Paddington napfiklad zkouma inhibitor sirtuinu-1 v
nékolika vyzkumnych centrech. Firma Pfizer a nékteré dalsi vyvijeji inhibitory enzymu
fosfodiesterazy, coz by mohlo pfispét ke zlepSeni funkce nervovych spoje (synapsi).
Spolecnost Prana Biotech nedavno oznamila zahajeni Il. faze zkousek latky oznacované
jako PBT2 (ionoforu na bazi médi) na uzemi Australie a USA. Planuiji se i dalsi studie.

Zminény vyvoj se odehrava na pozadi globalniho spolecenstvi spojeného s HCH, které je
nyni rozsahlejsi a Iépe organizované nez kdykoli pfedtim. Diky vyznamnym projektim, jako
jsou PREDICT-HD a TRACK-HD nyni mame pomérné jasnou piedstavu o tom, jak nejlépe
testovat nova potencialni IéCiva.

Zarodky novych nadeéji

Co kdyz testované léky nebudou dostate¢né ucinné? Pak se nabizeji desitky jinych oznych
terapii, které jsou v poc¢atecnich fazich vyzkumu a vénuiji se jim tymy po celém svété. V roce
2011 jsme informovali o Uspésnych pokusech na mySich — testovalo se nékolik novych
pristupd, napfiklad inhibice KMO (kynurenin mono-oxygenazy), skladani proteinl nebo
inhibice HDAC (histon deacetylazy).

V zakladnim vyzkumu se rovnéz objevuji nové nadéjné vysledky. Doslo napfiklad k lepSimu
pochopeni tvaru a funkce mutovaného i zdravého huntingtinu, objevily se dlikazy o tom, Ze
mutovany huntingtin ovliviuje funkce mikroskopickych fasinek (cilii), hromadi se také
dlikazy o tom, Ze HCH je onemocnénim celého organizmu a vedle mozku ovliviiuje i
hormonalni funkce a traveni.

V zimnich mésicich si predstavujeme tyto nové dil¢i uspéchy jako jednotlivé vlioCky, které
dopadaji na povrch snéhové vrstvy. Jedna vlo¢ka sama mnoho neznamena, ale vSechny
spole¢né mohou v priibéhu let pohnout horami.

Budouchost

Nevime, co rok 2012 pfinese, a mame na paméti, ze pro kazdého jednotlivého ¢lovéka s
HCH nebo v riziku ¢as neustale plyne. Nastésti ani véda nezlstava stat na misté. | kdyz
nemuUzeme potvrdit, kdy pfesné bude ucinna Iééba HCH k dispozici, jsme presvédéeni, Ze
HCH bude lécditelna a Ze je tento okamzik stale vice na dosah.
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Lidé si pocatkem roku obvykle davaiji predsevzeti — to nase zni: slibujeme, Zze budeme dale
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Chceme podékovat étenaifim HDBuzz, Ze pomohli k jeho Uspéchu. Vase odhodlani a
nadseni nas motivuje a téSime se na to, Zze vam budeme moci nabidnout dalSi opodstatnéné
nadéje a védeckeé objevy do roku 2012.

U autort nedochazi k Zadnému stietu zajmu. Pro vice informaci o nasich zasaddch pro

zpristupnéni informaci nahlédnéte na FAQ...

SLOVNIK

umiéovani gent zpUsob jak I1é¢it HCH vyuzitim vybranych molekul, které bunkam
"Feknou", ze nemaji produkovat Skodlivy huntingtin protein

kynurenin chemikalie podobna kyseline kynurenové (Kyna)

HDAC histon de-acetylazy (HDAC) jsou "pfistroje", které odstranuji acetylovou skupinu z
DNA, ktera je nabalena na histony, ¢im ji uvolfu;ji

KMO kynurenin mono-oxygeanasa, enzym, ktery kontroluje rovnovahu mezi Skodlivymi
a ochrannymi slouéeninami, které vznikaji po odbourani proteind

© HDBuzz 2011-2024. Obsah HDBuzz je sdilen zdarma, v ramci Creative Commons Attribution-
ShareAlike 3.0 Unported License.
HDBuzz ma informacni charakter, nenahrazuje odbornou péci. Pro vice informaci navstivte
hdbuzz.net
Vytvoreno dne 09. Leden 2024 — Stazeno z: https://cs.hdbuzz.net/066

Né&ktery text na této strané jesté nebyl pfeloZen. NiZe je zobrazen v pGvodnim jazyce. Pracujeme na tom,
abychom jej prelozili co nejdfive.
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