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NOV KORTIKOSTEROID ZA
ZDRAVLJENJE DUCHENNOVE
MISICNE DISTROFIJE

Nina Gradisek

FDA je odobrila uporabo peroralne suspenziie kortikosteroida
vamolorona v odmerku 40 mg/mL (trzno ime Agamree), za
zdravljenje Duchennove misiéne distrofije pri posameznikih,
starejSih od dveh let. Pozitivno mnenje je podal tudi Odbor
za zdravila za uporabo v humani medicini pri EMA.
Duchennova miSi¢na distrofija, zivéno-misi¢na bolezen, je
najpogostejSa oblika misicne distrofije, za katero je znacilno
hitro napredujoce propadanje misic. Pacienti postopno iz-
gubijo sposobnost hoje in trpijo za respiratorno odpovedio,
ki je skupaj z kardiomiopatijo najpogostejsi vzrok smrti v
zgodniji odrasli dobi.

Standardno zdravljenje predstavijajo kortikosterodi, ki jih
uvedejo individualno, ko motori¢ne sposobnosti pacienta
dosezejo plato. Tako zdravljenje sicer upocasni propad mi-
Sic in podaljSa obdobje samostojne gibljivosti za nekaj let,
hkrati pa ga spremljajo Stevilni nezeleni ucinki.

Vamoloron se veze na glukokortikosteroidne receptorje, s
Cimer sprozi protivnetno delovanje, hkrati pa tudi inhibira
aktivacijo mineralokortikoidnih receptorjev, ki jin aktivira al-
dosteron. Natan€en mehanizem, kako ucinkovina doseze
terapevtsko delovanje pri bolnikin z Duchennovo misi¢no
distrofijo, Se ni znan, prav to razlicno delovanje receptorje
pa je tisto, ki ga loCi od ostalih kortikosteroidov.
Ucinkovina vpliva tudi na receptorsko signaliziranje, s Cimer
doseze tako terapeviski ucinek kot tudi ugodnejsi profil
nezelenih ucinkov. Najpogostejsi med njimi so znaki Cus-
hingovega sindroma, bruhanje, povecanje telesne mase,
pomanijkanje vitamina D in razdraZljivost.

Zdravilo Agamree skrajSa Cas, ki ga bolniki potrebujejo, da
vstanejo iz lezeCega polozaja, prav tako pa pri bolnikih, ki
Se lahko hodijo, to sposobnost izboljSa.

Zdravilo podijetja Santhera Pharmaceuticals naj bi na trg
prislo v zaCetku naslednjega leta, za prvih sedem let pa
je FDA zdravilu podelila ekskluzivnost in status zdravila
sirote.
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NAPREDEK NA PODROCJU
ZDRAVLJENJA
NEVRODEGENERATIVNIH
BOLEZNI S SELEKTIVNO
ELEKTRICNO STIMULACIJO
PRIZADETIH MOZGANSKIH
REGIJ

Antonina Zaberl

Raziskovalci britanskega InStituta za raziskovanje demence
(UK Dementia Research Institute) so svetu predstavili novo
potencialno obliko zdravijenja kroni¢nih nevrodegenerativnih
bolezni s pomocjo globokotkivne stimulacije mozganov.
Nevrodegenerativne bolezni so skupina ireverzibilnih bole-
zenskih stanj, ki se kazejo kot upad kognitivnin funkcij,
motnje pomnijenja in okrnjenje motori¢nih sposobnosti, ki
jinh povzroCi progresivna atrofija mozganskih celic. Zapleten
mehanizem nastanka bolezni predstavija velik izziv za razvoj
potencialnih zdravil in metod zdravljenja.

Na novo zasnovana metoda zdravljenja temelji na globo-
kotkivni stimulaciji specifi¢nih regij mozganov z uporabo
tehnologije temporalne interference, s katero skozi elek-
trode cilino usmerjamo razli¢ne frekvence elektricnega po-
lia. Analogno elektricno stimulacijo mozganov je bilo do
sedaj mogoce doseci le z invazivnejSimi operativnimi me-
todami zdravljenja.

V prvem delu raziskave, ki je vkljuCevala 20 zdravih posa-
meznikoyv, je raziskovalna skupina Zelela doseci stimulacijo
hipokampusa, dela mozganov, ki je odgovoren za pom-
njenje in ucenje. V poskusu so s temporalno interferenco
preiskovancem v hipokampus varno dostavili razli¢ne fre-
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