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2011 - rok w badaniach nad chorobg
Huntingtona

Spojrzenie na rok badan nad chorobg Huntingtona - i pierwszy rok HDBuzz
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Po raz pierwszy opublikowany grudzien 31, 2011

011 byt rokiem wielkich wydarzen, a swiat choroby Huntingtona nie byt w tej materii

wyjatkiem. Od uruchomienia HDBuzz i wzrostu globalnej spotecznosci HD do

intrygujgcego postepu w nauce i pewnosci, ze skuteczne terapie sg blizej niz
kiedykolwiek wczesniej. Przeglad wydarzen roku 2011 - i spojrzenie w przysztos¢.

HDBuzz - pierwszy rok

Kiedy 17 stycznia 2011, naciskaliSmy przycisk uruchamiajgcy HDBuzz - mieliSmy
watpliwosci, czy ktokolwiek bedzie tym zainteresowany. Ale informacje zwrotne, ktore
niemal od razu zaczety naptywac od czytelnikdow, przekonaty nas bysmy docenili pragnienie
wiarygodnych, zrozumiatych wiadomosci o badaniach choroby Huntingtona. Czytanie maili i
spotkania z czytelnikami pozostajg zrodtem inspiracji i prowadzg nas dale;j.

Przy odrobinie szczescia, w 2012 zobaczymy badanie leku wyciszania genow u 0sob z
chorobg Huntingtona

HDBuzz nadal sie rozwija. W 2011 roku konsorcjum instytucji finansujgcych wzrosto z trzech
do jedenastu stowarzyszen rodzin HD. HDBuzz stat sie wiodgcym dostawcg aktualnosci w
zakresie badan HD, dostarczajgc wiadomosci do dziewietnastu najwiekszych stron
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internetowych o HD. We wrzesniu, innowacyjne podejscie HDBuzz do komunikacji
naukowej, byto tematem czotowego czasopisma naukowego Trendy w Medycynie
Molekularnej (oryg. Trends in Molecular Medicine).

Dzieki globalnemu zespotowi 55 wolontariuszy-ttumaczy (dzieki ludziskal!), nasze teksty sg
dostepne w dziesieciu jezykach - kolejne sg przygotowywane. (Aby zmieni¢ jezyk, kliknij
symbol kuli ziemskiej w prawym gérnym rogu dowolnej strony HDBuzz.net.)

Jesli to czytasz, jestes w dobrym towarzystwie. HDBuzz ma teraz okoto 60-70 tysiecy
wizyt miesiecznie i ponad 2200 zwolennikéw przez e-mail, Twitter i Facebook.

Co o przysztosci? C6z, mamy przyjemnosc¢ ogtosic¢, ze sukces HDBuzz w 2011 roku
przekonat nas do kontynuacji projektu na czas nieokreslony. Nasi trzej gtdwni partnerzy
finansowi - HD Society of America, Huntington Society of Kanada i HD Association England
& Wales - zobowigzali sie do dalszego finansowania w roku 2012 i pdzniej. Oczekuj
ciekawych wiadomosci o dodatkowym wsparciu, ktdre pojawig sie na poczatku 2012 roku.

Naukowe przygotowanie

Jednym z gtdwnych celdw HDBuzz jest zwiekszenie Swiadomosci tego, w jaki sposdb nowe
leki sg opracowane i zatwierdzane. Uwazamy, ze Swiadomosc¢ przygotowywania wielu
eksperymentalnych kuracji - od bardzo wczesnych etapdw opracowywania, a skonczywszy
na badaniach klinicznych - jest jednym ze sposobdw przeciwdziatania frustraciji, czesto
odczuwanej przez osoby dotkniete HD w zwigzku z brakiem skutecznych metod leczenia,
czy rozczarowaniu - jesli jakis lek zawiedzie.

Doroczna Konferencja Terapeutyczna CHDI w lutym byta doskonatg okazjg do podkreslenia
tego. HDBuzz dostarczat codziennych informacji z konferencji i wywiaddéw. ByliSmy pod
wrazeniem réznorodnosci terapii na réznych etapach rozwoju, a zwtaszcza pracy
medycznych chemikdéw - ludzi, ktdrzy ‘projektujg’ leki tak, aby bezpiecznie uderzaty w
konkretny cel. Konferencja przypomniata nam, ze niektorzy z najmadrzejszych na swiecie
naukowcow, pracujg niestrudzenie razem nad pokonaniem HD.

Rok w badaniach

Pod wzgledem wiadomosci na temat badan byt to zréznicowany rok. Duze badania dwéch
lekéw - minocykliny i dimebonu - badanych jako terapie spowalniajgce przebieg choroby -
zakonczyly sie negatywnie i rozwdj obu lekow zostat zatrzymany.

Nie trzeba dodawac, ze wolelibysmy raport o pozytywnych wynikach z tych préb, ale
zaistniata sytuacja pozwala nam powtorzyc¢ jedno z naszych ulubionych haset: nauka jest
kumulatywna - zawsze idzie naprzdd. Negatywne wyniki badan pomogg nam skupi¢ wysitki
na rozwijaniu lepszych lekdw, a w miedzyczasie pomogliSmy spotecznosci rozwija¢
infrastrukture dla efektywnego prowadzenia badan.
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2011 byt burzliwy dla NeuroSearch i jej leku majgcego na celu objawy ruchowe w chorobie
Huntingtona - Huntexil (znany rowniez jako ACR16 i pridopidine). Wyniki z dwdch badan
klinicznych - MermaiHD w Europie i HART w USA - wykazaty tylko brzegowe korzysci dla
kontroli ruchu. Latem, europejska i amerykanska agencja lekow, poinformowaty firme, ze
potrzebne bedg dalsze duze badania kliniczne (fazy 3), zanim beda mogty rozwazy¢
dopuszczenie leku do stosowania. Aby skoncentrowac swoje wysitki na rozwoju Huntexilu,
NeuroSearch zostat jesienig poddany restrukturyzacji, teraz czekamy na wiadomos¢ o
planowanym badaniu.

W lutym rozmawialismy z Global Head of Neuroscience w Novartis i byliSmy pod wrazeniem
pracy zespotu badawczego. Listopad przynidst rozczarowujgcg informacje, ze Novartis
zdecydowata o zamknieciu europejskiego centrum badan neurologicznych w Szwajcarii.
Znowu nie to, co chcielibysmy ustyszec, ale czerpiemy pocieche z faktu, ze zespot
badawczy HD Novartis w Massachusetts jest nadal aktywny, a zaangazowanie Novartis
niewatpliwie przyniosto cenny postep, ktdory pomoze nam wszystkim w poszukiwaniu leku.

Nadchodzace leki

Cztonkowie rodzin HD czesto mdwig, ze powiedziano, ze leczenie to kwestia ‘okoto pieciu
lat’ - styszg to od dwudziestu lat. Tempo postepu naukowego moze by¢ denerwujgco
powolne, ale wrzesniowy Swiatowy Kongres HD w Melbourne (przyblizany ci przez Oz
Buzz!) stuzyt przypomnieniu wielu kuracji, ktore sg juz sprawdzane, pod kagtem gotowosci
do badan w przysztym roku czy dwoch.

‘Strumien HD’ zawiera wiele mozliwych metod leczenia na wszystkich etapach rozwoju

Zapytaj stu naukowcow HD, co uwazajg za najlepsze podejscie do leczenia HD a wiekszos¢
z nich prawdopodobnie powie wyciszanie genow. Wyciszanie gendw jest dla choroby
Huntingtona tym, co zakrecenie kranu dla przelewajacej sie wanny. Leki wyciszania genéw
przechwytujg wiadomos¢, ktéra méwi komdrkom, aby produkowaty szkodliwe zmutowane
biatko huntingtyny. Jest nadzieja, ze 'wyciszenie’ genu w ten sposob zapobiegnie
uszkodzeniom i pozwoli komérkom sie odtworzy¢.
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2011 byt szczegdlnym rokiem dla wyciszania gendw: kilka zespotéw badawczych
zaobserwowato sukces terapii w modelach HD u gryzoni - nie tylko spowolnienie
pogarszania, ale rzeczywiscie poprawe stanu zdrowia. W pazdzierniku informowalismy, ze
proba wytgczenia tylko zmutowanego genu, pozostawiajgc zdrowa kopie nienaruszong,
udato sie u myszy. Teraz, nie mniej niz trzy grupy, zgtosity udane testy bezpieczenstwa u
naczelnych - kluczowy, ostatni etap przed mozliwoscig rozpoczecia badan klinicznych na
ludziach. Przy odrobinie szczescia, co najmniej jedno rozpocznie sie zanim powitamy 2013
rok.

Oproécz wyciszania genow, rézne leki sg albo w trakcie albo bardzo blisko badan
klinicznych. Projekt UE - Paddington - w osrodkach w catej Europie obserwuje inhibitor
sirtuin-1 (artykut HDBuzz na ten temat juz wkrotce...). Pfizer i inni pracujg nad inhibitorami
fosfodiesterazy (oryg. phosphodiesterase) - enzymow, ktore mogtyby wzmocnié
funkcjonowanie synaps, potgczen pomiedzy neuronami. Prana Biotech ogtosit 2 faze
badania swojego leku PBT2 w Australii i USA. Planowanych jest kilka innych badan HD.

Zmiany kierunku opracowywania terapii odbywaja sie na tle globalnej spotecznosci HD,
ktora jest wieksza i zorganizowana lepiej niz kiedykolwiek wczesniej. Dzieki badaniom
takim jak PREDICT-HD i TRACK-HD, teraz mamy tez catkiem dobry zbidr najlepszych
praktyk testowania lekow.

Z malych zotedzi... (wielkie deby wyrastajq)

Co jesli te leki nie zadziataja, lub nie bedg wystarczajgco skuteczne w leczeniu wszystkich?
Coz, istniejg dziesigtki innych potencjalnych kuracji na wczesniejszych etapach
opracowania, popychane do przodu przez zespoty na catym swiecie. W 2011 roku pisalismy
o udanych probach na myszach kilku nowych rozwigzan - hamowanie KMO, zwijanie biatek,
melatonina, dantrolen i inhibitory HDAC, wymieniajac tylko kilka.

Niektdre z naszych ulubionych tekstow tego roku to nowe spojrzenie na ksztatt i funkcje
zmutowanych i zdrowych biatek huntingtyny; intrygujgce dowody, ze zmutowana
huntingtyna moze zaburzac¢ prace mikroskopijnych wtoskéw zwanych rzeskami i coraz
wiecej dowoddw na to, ze HD to choroba catego ciata, ktéra wptywa na hormony i trawienie,
tak samo jak na mozg.

W dniach srodka zimy, chcemy mysle¢ o nowych odkryciach naukowych, jak o ptatkach
$niegu ladujacych na szycie lodowca. Jeden ptatek sniegu niewiele moze zrobi¢ sam, ale
potaczona i ksztattowana przez lata sita, moze przenosic gory.

Patrzac w przysztosé¢

Nie wiemy, co przyniesie rok 2012, doskonale zdajemy sobie sprawe, ze dla kazdej osoby
dotknietej chorobg Huntingtona, lub bedacej w grupie ryzyka, zegar nigdy nie przestaje
tykac¢. Na szczescie, nauka rowniez nigdy sie nie zatrzymuje, i cho¢ nie mozemy powiedzie¢
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doktadnie, kiedy skuteczne metody leczenia HD bedg dostepne, jestesmy przekonani, ze
HD moze byc¢ leczone, a moment, na ktéry wszyscy czekamy, zbliza sie kazdego dnia.

Poniewaz jest to czas zyczen noworocznych, oto nasze: obiecujemy nadal ciezko
pracowac, abys byt na biezagco z najnowszymi wiadomosciami na temat badan HD w 2012r.

Chcielibysmy podziekowaé¢ Wam, naszym czytelnikom, za taki sukces HDBuzz w
pierwszym roku. Twdj entuzjazm wcigz nas inspiruje, my liczymy na oferowanie bardziej
‘rzeczowej nadziei’ w 2012, wypetnionym ekscytujgcymi wiadomosciami i ekscytujgca
wiedza.

Autorzy nie zgtosili konfliktu interesow. Aby uzyskac wiecej informacji na temat naszej
polityki informacyjnej zobacz FAQ...

SLOWNIK

badania kliniczne doktadnie zaplanowane eksperymenty majgce na celu ustalenie jak
lek dziata na ludzi

wyciszanie genow podejscie do leczenia HD, wykorzystujgce molekuty do zabraniania
komorkom produkcji szkodliwego biatka huntingtyny

melatonina hormon wytwarzany przez szyszynke, wazne w regulacji snu

hormony chemiczne przekazniki, produkowane przez gruczoty i uwalniane do krwi,
zmieniajg zachowanie innych czesci ciata

HDAC histone de-acetylases (HDACSs) to urzadzenia, ktdre usuwajg acetylowe tagi z
histonéw, powodujgc zwolnienie DNA, do ktdrego sg dotgczone

KMO kynurenine mono-oxygenase - enzym, ktory reguluje bilans szkodliwych
chemikaliow oraz chroni czgsteczki powstajgce w wyniku rozpadu biatek

© HDBuzz 2011-2024. Tresci HDBuzz mozna rozpowszechnia¢ na warunkach Ogdlna Licencja
Creative Commons: Uznanie autorstwa - Na tych samych warunkach, 3.0 .
HDBuzz nie jest zrodtem porad medycznych. Aby dowiedziec¢ sie wiecej zobaczhdbuzz.net
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