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Prana Biotech opublikowata wyniki badania
PBT2 na zwierzecym modelu choroby
Huntingtona

Prana Biotechnology opublikowata dane wykazujace, ze jej lek - PBT2 - dzialaw
zwierzecych modelach HD

é Napisany przez Dr Jeff Carroll kwiecien 10, 2013

Zredagowany przez Professor Ed Wild Przettumaczony przez Arkadiusz Szatkowski
Po raz pierwszy opublikowany styczen 14, 2013

untington Study Group i Prana Biotechnology prowadzg badanie kliniczne

Reach2HD, ma ono zweryfikowac czy lek PBT2 jest skuteczny u pacjentéw HD.

Opublikowano wtasnie przedkliniczne dane zrédtowe pokazujgce, ze lek jest
skuteczny w dwodch zwierzecych modelach HD.

Historia PBT2

Wiele rodzin dotknietych chorobg Huntingtona byta podekscytowana pojawieniem sie
nowego gracza rozwijajgcego nowatorskie leczenie na HD. Prana Biotechnology,
australijska firma farmaceutyczna, opracowata nowy lek pod nazwg PBT2.

W HDBuzz pisaliSmy juz o Pranie i jej leku, ktéry dziata w sposdb zaskakujgcy i nowatorski.
Lek ma dziata¢ na interakcje biatka huntingtyny i miedzi.

Oddziatywanie na miedZz w organizmie moze wydawac sie dziwnym i zaskakujgcym
sposobem atakowania choroby Huntingtona, ale badanie zmian miedzi w mdézgach
pacjentéw z HD to nie nowosc¢.

Inna choroba genetyczna - choroba Wilsona - jest spowodowana mutacjami w genie, ktory
pozwala komorkom pozbywac sie nadmiaru miedzi. Komorki pacjentow z chorobg Wilsona
gromadzg zbyt wiele miedzi, poniewaz dzieki wadliwemu genowi nie wiedza, jak sie jej
pozbyc.
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Okazuje sie, ze pacjenci z chorobg Wilsona majg uszkodzone te same obszary mozgu co
pacjenci z chorobg Huntingtona oraz ze w HD w tych czesciach mdzgu rowniez gromadzi
sie miedz. To potwierdza teze, ze miedz moze by¢ wazna dla czesci mézgu obumierajgcych
w HD.

Prana Biotechnology rozpoczeta wspotprace z Huntington Study Group nad rozpoczeciem
badania leku PBT2 wsrdd pacjentow HD. Badanie, prowadzone obecnie w USA i Australii,
nazywa sie Reach2HD.

Badanie zorganizowano tak szybko, ze niewiele osob spoza firmy widziato dane sugerujgce
skutecznosc leku. Teraz wyniki zostaty udostepnione wszystkim, w nowym numerze
Journal of Huntington’s Disease.

Modele zwierzece

Przed badaniem leku u ludzi, naukowcy lubig wiedzie¢, czy jest on skuteczny i bezpieczny.
Jedyny sposdb aby sie o tym przekonac, to podanie leku genetycznie zmodyfikowanym
zwierzetom, ktérym dodano zmutowany gen HD, ten sam, ktéry maja pacjenci.

Zwierzeta te majg problemy, ktére - pod pewnymi wzgledami - nasladujg te wystepujace u
pacjentoéw z HD. Chociaz zwierzeta nie zapadajg na chorobe Huntingtona, to stanowig
obiektywne narzedzie oceny, czy lek ma wptyw na problemy wynikajgce z ekspresji
zmutowanego genu HD.

Aby przetestowac PBT2, zespot naukowcow prowadzony przez Stephena Massa z
University of California w San Francisco wybrat dwa rézne zwierzece modele HD. Jako
pierwsze wykorzystano malutkie robaczki o koszmarnie diugiej nazwie - ‘Caenorhabditis
elegans’. W przeciwienstwie do ludzi, ktérzy majg miliardy komoérek mézgowych, kazdy C.
Elegans ma ich doktadnie 302.

Zmuszanie C. Elegans do ekspresji genu podobnego do tego, ktory powoduje chorobe
Huntingtona u ludzi powoduje, ze robaki te staja sie sparalizowane i niezdolne do ruchu.
Poniewaz myszy sg tak mate i zyjg bardzo krétko, moga by¢ wykorzystywane do szybkiego
sprawdzenia, czy lek zmniejsza szkodliwy wptyw zmutowanego genu.

Drugie zwierze uzyte w badaniach skutecznosci PBT2 to myszy, zostaty genetycznie
zmodyfikowane do ekspresji zmutowanego genu HD. Gen ten sprawia, ze myszy bardzo
szybko powaznie sie rozchorowujg - majg problemy z koordynowaniem ruchow, obserwuje
sie u nich kurczenie mézgu (podobne do tego u pacjentow z HD) i ostatecznie umieraja
bardzo mtodo. Myszy te stanowig proste narzedzie do testowania lekdw na chorobe
Huntingtona - naukowcy mogag po prostu podac¢ myszy lek i sprawdzi¢ czy poprawia
ktérykolwiek z objawow.

Wyniki

PBT2 byt bardzo skuteczny u robakdw - robaki leczone PBT2 zyty znacznie dtuzej, bez
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paralizu. Ratowanie robakoéw jest przyjemne ale dalekie od ratowania ludzi! Myszy, mimo ze
mate i majg dos¢ proste zachowania, sg znacznie blizsze ludziom. Jak dziatat PBT2 na
myszy z HD?

U myszy HD leczonych PBT2 obserwowano poprawe koordynacji ruchowej - to znaczy, ze
byty nieco mniej niezdarne. Co ciekawe, leczenie PBT2 znaczgco wydtuzyto czas zycia
myszy HD: myszy leczone zyty 0 26% dtuzej niz nieleczone. To catkiem przyzwoite
wydtuzenie, cho¢ trzeba pamietac, ze w przedtuzonym okresie zycia myszy wcigz byty
chore.

Réwniez inne wskazniki ulegty poprawie. Podobnie jak wielu pacjentéw z HD, myszy z HD
tracg wage. Utrata wagi moze by¢ powaznym problemem dla pacjentéw HD, i trudno z nig
walczy¢. Leczenie PBT2 pomogto myszom z HD utrzymac wage.

Kurczenie sie mézgu myszy HD byto znaczace, ale nie catkowite. To sugeruje, ze lek nie
maskuje objawow, ale w rzeczywistosci moze zapobiega¢ obumieraniu komérek mézgu,
ktére powoduje pojawianie sie objawow.

Zastrzezeniaipytania

Nietrudno zrozumie¢, dlaczego naukowcy byli podekscytowani wynikami PBT2. Korzystne
efekty u myszy sg imponujace.

Zawsze przy badaniach prowadzonych na zwierzetach warto pomyslec¢ o ograniczeniach.
Myszy leczono PBT2 poczawszy od 3 tygodnia zycia. Tak nie bedzie u ludzi, u ludzi
podawanie leku rozpocznie sie po wystgpieniu objawow. Czy PBT2 bedzie dziatat, jesli
zaczniemy go podawac juz chorej osobie? Jeszcze zwyczajnie nie wiemy.

PBT2 ma przewage nad innymi doswiadczalnymi lekami na HD. Z jednej strony, dociera do
mozgu, w ktorym musi by¢, aby dziata¢. Ponadto wykazano juz, ze jest dobrze tolerowany
przez pacjentow z chorobg Alzheimera, przez co prawdopodobienstwo wystgpienia
niepozadanych efektow ubocznych maleje.

Obecne badania kliniczne PBT2 u pacjentow z HD formalnie majg na celu wytgcznie
sprawdzenie, czy lek jest bezpieczny dla pacjentéw z HD podczas 26 tygodniowej kuraciji.
Ale badacze dokonujg rowniez pomiaru szeregu zmian, m.in.: zmian zachowania,
problemoéw z mysleniem oraz biologicznych zmian we krwi, moczu i mézgach pacjentow.
Wszystko to moze nam podpowiedzieé, czy PBT2 jest skuteczne.

Rekrutacja do badania zostata zakonczona (zgromadzono odpowiednig liczbe ochotnikéw),
czekamy na wyniki.

Autorzy nie zgtosili konfliktu interesow. Aby uzyskac wiecej informacji na temat naszej
polityki informacyjnej zobacz FAQ...
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SLtOWNIK
badania kliniczne doktadnie zaplanowane eksperymenty majgce na celu ustalenie jak
lek dziata na ludzi

© 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
Wygenerowano styczen 23, 2024 — Pobrany z https://pl.hdbuzz.net/112

4/4


https://hdbuzz.net
https://pl.hdbuzz.net/112

	Prana Biotech opublikowała wyniki badania PBT2 na zwierzęcym modelu choroby Huntingtona
	Prana Biotechnology opublikowała dane wykazujące, że jej lek - PBT2 – działa w zwierzęcych modelach HD
	Napisany przez Dr Jeff Carroll kwiecień 10, 2013 Zredagowany przez Professor Ed Wild Przetłumaczony przez Arkadiusz Szatkowski Po raz pierwszy opublikowany styczeń 14, 2013


	Historia PBT2
	Modele zwierzęce
	Wyniki
	Zastrzeżenia i pytania

