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Na Univerzite v New Orleans NEBYLA
objevena lééba Huntingtonovy hemoci

Véda prostiednictvim mimoradné tiskové zpravy prohlasuje, Ze objevila zplsob jak
opozdit projev symptomt HCH

@ Autor Professor Ed Wild 05. Rijen 2013 Editor Dr Jeff Carroll

X

Prelozil Monika Baxa Poprvé publikovano 28. Leden 2013

edavno v tiskové zpravé University New Orleans (UNO) vyslo prohlaseni, Ze tamni

vyzkumnici objevili zplsob jak opozdit projev symptom{ Huntingtonovy choroby.

Lahodna hudba pro usi pfibuznych pacient( s HCH po celém svété. Ale chova se
véda podle reklamniho tahu? Odpovéd'je prosta, bohuzel ne.

Veda
Vyzkum, o kterém pojednava tiskova zprava, se zaméruje na proteinRhes. Posledni dvé

pismena predstavuji zkratku “nashromazdény ve striatu” (enriched in striatum), protoze ta
¢ast mozku, kde se Rhes nejvic nachazi, se nazyva striatum.

Poutavé védecké nadpisy bohuZel ne vZdy znamenaji to, co se na prvni pohled miZe zdat.

Striatum je taky mistem, kde u pacientl s HCH odumirajineurony. Z tohoto dlvodu a taky
proto, Ze Rhes napovida burikam, kterych proteinli se maiji zbavit, pfitahuje pozornost
vyzkumnikd, ktefi se snazi porozumét HCH a vyvinout Ié¢bu pro toto onemocnéni.
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Predesly vyzkum naznacuje, ze Rhes protein by mohl byt “spoluvinikem” mutovaného
huntingtin proteinu v Skodicich neuronech. Jak to ale je ve skute¢nosti, neni jasné, protoze
jini védci objevili, Ze mdze mit i obranni U¢inky. A tak je Rhes tak trochu zahadou.

Pod vedenim Dr. Geralda LaHoste vyzkumnici na Univerzité v New Orleans (UNO) pouzitim
genetické manipulace a kfizeni vytvofili zvlastni mysi model. Chtéli védét, jestli se zdravotni
stav mysi, které maji Skodlivy mutovany huntingtin protein zlepsi nebo zhorsi v pfipadé,
kdyz se u téchto mysi tvofi Rhes v mensim mnozstvu nez je obvyklé.

HCH mysi, které postradaji Rhes (Rhes deficientni), byly chovany a pozorovany po dobu 6
mésicl. Rhes deficientni mysi taky onemocnély a byly u nich pozorovany pohybové
problémy. Ale tyto problémy byly pozorovany v pozdéjSim véku v porovnani s HCH mysi,
které tvofi normalni mnozstvo Rhes. Motorické pohyby byly pozorovany se zpozdénim dvou
mésicu.

Toto prilepSeni v motorickych symptomech je povzbuzuijici, ale pfibéh timto neni u konce.
Podobné jako u pacientl s HCH, i mozky HCH mys$i se postupné zmensuji. Ukazalo se, Ze u
Rhes deficientnich mysi taky dochazi k ubyvani mozkové hmoty. Samoziejmé, zmenseni
mozku neni néco, co bychom oc¢ekavaly jako vedlejsi u€inek terapie pro HCH.

Zpozdéni nastupu symptomu diky Rhes, mizZe byt povzbudivym startem dlouhé cesty. Z
podobnych pokusu jako je tenhle, pokusU, které vyuzivaji genetické manipulace, se ziskava
spousta poznatkU, no bude trvat mnoho let, v kterych se daji oéekavat nezdary kym se
ucinky Rhes budou dat aplikovat. Zvlast kdyz budeme chtit prejit od mysi k lidem.

Je hodné dlivodu pro¢ vysledky ziskané u zvifecich modelli ¢asto nemozno prenést na
pacienty. Tady si musime uvédomit, ze mysi pouzity v této praci tvofi jenom malou ¢ast
huntingtin proteinu, co z nich, v porovnani s jinymi, které by mohly byt pouzity, déla méné
vhodny model. A zaznamenané opozdéni nastupu projevli symptomui o 16 %, i kdyz lepsi
jako nic, rozhodné neni nejlepsSim zlepSenim, jaké bylo pouzitim genetickych manipulaci
pozorovano.

Tiskova zprava
Tiskové zpravy jsou dvojseéné zbrané. Jsou uziteénym zplsobem jak svétu zprostiedkovat

prilomové objevy. Ale moc ¢asto jsou psané zplsobem, ktery upouta pozornost, ale
zaroven prezene obsah publikované védecké prace.

Abychom jsme to uvedly na pravou miru, mame zavazné vyhrady k tiskové zpravé, kterou
UNO zverejnila. Obsahuje mnozstvi prohlaseni, ktera by mohli vzbudit nadéji pro budouci
pokrok, a pfitom neni velmi pravdépodobné, Ze by se dostavil.

Aby bylo jasné, nefikame, ze nékdo schvalné uvedl| verejnost do omylu. Jen, ze “dobra
prodejnost” je néco, Cemu védci a univerzity potrebuji zabranit.
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Zpozdeni hastupu symptomu HCH
,Tato tiskova zprava je nazornym prikladem toho jak nerozvazné psani mtize
nafouknout o¢ekavani “

Zadinajic Uplné na zaéatku, nadpis informuje o tom, Ze vyzkumnici objevili zplsob jak
oddalit nastup symptomi HCH.

Jak jiz vime, co na UNO v skutecnosti objevily, je geneticka manipulace, diky které je mys$
méné citliva k efektlim HTT mutace, no zarover i u téchto mysi dochazi k zmensovani
mozku. | kdyZ je pravda, Ze nastup symptomtu je zpozdén, mysSi onemocni na
Huntingtonovu chorobu. VSichni védci to védi, takze kdokoli vydava tiskové zpravy, mél by
se vyvarovat titulkd, které mohou byt v prohlaseni o 1é¢bé, o kterém touzime vsichni éist,
zavazejici.

Zalezi na tvorivosti pfi psani nadpisti? Ano - a tady je vysvétleno proc.

Aby se nové léciva dostala k pacientim, potifebuji uspét v klinickych testech. Tyto testy ve
vSeobecnosti vyzaduiji stovky dobrovolnikl z fad pacientq, ¢ili z populace zaneprazdnénych
lidi, ktefi zapasi s tim, aby vedli normalni zivot. Huntingtonova choroba neni ¢asté
onemochnéni - a v sou€asnosti se pro pfitomnost mutace rozhodlo testovat jenom 20 % lidi v
riziku. To znamena, Ze skupina dobrovolnikl, ktera nam pomaha vyvinout Ié¢iva je pomérné
mala a my se spoléhame na jejich dobrou vili a divéru ve védecké konstatovani.

Ve chvili kdyz nékdo ¢te nadpis, ktery slibuje dobré spravy pro rodiny s HCH, a po precteni
je zklaman, kdyz se dozvi, Ze véda neposkytuje to, co nadpis slibuje, riskujeme, ze ztratime
dobrovolniky. Tim posouvame objeveni se ucinnych lé¢ebnych pfistupl na trhu o néco dal.
Toto je totalni tragedie, které se da lehko predejit vydavanim zodpovédnych tiskovych
zprav.

Prvni lecba?

Dale, Dr. LaHoste fika: “Véfim, Ze tyto objevy jsou dllezité, protoZze mlzZou vést k vytvoreni
prvni léCby pro tuto chorobu.” Jenomze, Rhes mechanizmus je relativné nova a
nepfezkoumana polozka na seznamu pro vyvoj potencialnich Iékl pro HCH. A dale propast

mezi genovou manipulaci jakou proved! Dr. LaHoste a tabletkami, uréenymi pacientlim je
velika a bude trvat nékolik let, kym se pfemosti.

To znamena, Ze prohlaseni Dr. LaHoste precenuje potencial této prace. A zaroven
podceniuje pokrok ve vyvoji 1€k, které jsou vyrabéné jinde na svété.

V skutecnosti jsou pokusné IéCebni pfistupy jako napf. huntingtin silencing (umiceni) tak
perspektivni, Ze oéekavame, Ze s klinickymi testy u pacientl s HCH se zacne jiZ v blizké
budoucnosti. Do takovych Ié¢ebnich pristupll se vklada nejvic nadéje pro uspéch.
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Tedy je teoreticky mozné, ze Iéky zamérené na Rhes by mohli byt prvni v tom jak opozdit
HCH. Avsak je spousta jinych pfistupl, které mizou byt Uspésné dfiv.

Proc¢ tam jsou statiny?

Jedno prohlaseni v tiskové zpravé je obzvlast matouci. Rikd, “na zakladé téchto zjisténi,
védci véri, ze druh 1ékU, které snizuji hladinu cholesterolu, zvané statiny, by mohli zna¢né
zpomalit symptomy HCH". Tady je podivné to, Ze ani cholesterol ani statiny nejsou v
rozebiraném ¢lanku zminény. A co vic, nezname zadnou spojitost mezi Rhes a statiny.

- ,o, B '
Nas ¢lanek “Desatero pro ¢teni novinek ze svéta vyzkumu” ma za cil ochranit Vas pfed
zklamanim z nadnésenych tiskovych zprav.

TakZe toto prohlaseni se zda byt neopravnéné a potencionalné muze vyustit k velkému
zklamani u pacientu a jejich pfibuznymi. Aby bylo jasné, neni Zadny dlikaz, Ze by uzivani
statinll pomahalo pfi HCH - ¢i uz z praci uskute¢nénych na zviratech, lidech nebo jakychkoli
jinych.

AV ] [ [ ] 1 4 I
Mysi nejsou lide!
O néco nize tiskova zprava pada do pasti. Informujic o oddaleni v nastupu symptoma u
geneticky pozménénych mysi fika: “Vzhledem k primérné délce Zivota téchto mysi, by toto
oddaleni u lidi mohlo prfedstavovat 5 let”.

Dle naseho nazoru, je velmi posetilé toto naznacovat. Dokonce LaHosteho plvodni ¢lanek
samotny varuje, Ze “je téZké porovnavat pramérné délky zivota mezi jednotlivymi zvifecimi
druhy”. A kdokoli kdo sleduje vyzkum HCH vi, Ze ze spousty Iékl, které mysim prospivaly
Zzadny nepfinasi prospéch pacientim s HCH.

Pfedpovidani prospéchu pro pacienty z prace uskute¢néné na mysich - specialné za tak
specifickych podminek, vede k riziku vytvoreni faleSné nadéje a nasledné ke skuteCnému
zklamani.

Jaké si z tohoto muzeme vzit ponauceni?
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VSehovsudy to, co tady popisujeme je pomérné jednoducha studie informujici o skromném
prospéchu z geneticky modifikovaného mysiho modelu, spole¢né s potencialné
znepokojivymi vedlejSimi uCinky. Poskytuje podporu pro dalsi studii Rhes, ale k tomu, aby
méla pro pacienty s HCH pfimy prospéch je potieba ujit jeSté dlouhou cestu. Prace o Rhes
mechanizmech pokracuje v nékolika laboratofich a kdyby doslo k néjakému zasadnimu
objevu, budeme Vas informovat.

Tiskova zprava, ktera doprovazi védeckou publikaci, je nazornym prikladem toho, jak - i
kdyZ nikdo nechtél nikomu uskodit - o¢ekavani miizou byt nafouknuta pfehnanym tvrzenim.
Co nasledneé riskuje podrazeni noh nasi snaze napomahat vyzkumu zahrnutim rodinnych
prislugniku pacientd s HCH.

Zejména apelujeme na védce a média, aby si pfi pfipravé tiskovych zprav pro verejnost
uvédomily jejich pravdivost a svoji zodpovédnost.

Kancelar pro komunikaci s verejnosti Univerzity v New Orleans nereaguje na nase vyzvy
komentovat tuto tiskovou zpravu.

Abychom Vam pomohly tfidit mezi nadéji a precenénim, kdyz Ctete tiskové zpravy, pfipravili
jsme pro Vas “Desatero pro ¢teni novinek ze svéta vyzkumu”.

U autort nedochazi k Zadnému stietu zajmu. Pro vice informaci o nasich zasaddch pro
zpristupnéni informaci nahlédnéte na FAQ...

SLOVNIK
huntingtin protein protein tvofeny z genu zvaného huntingtin
neurony bunky mozku, které ukladaji a prenaseji informace
terapie oSetifovani
Rhes protein, ktery se nachazi v oblastech mozku poskozenych v po¢atcich HCH
HTT jedna ze zkratek pro gen, ktery zplUsobuje Huntingtonovu chorobu. Stejny gen je
také nazyvan HD a IT-15
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abychom jej prelozili co nejdfive.
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