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V EVROPE MOHOU DiKY LIBECHOVSKYM MINIPRASATUM ZACIT
KLINICKE TESTY NOVE LECBY HUNTINGTONOVY CHOROBY

Libéchovska miniprasata z centra PIGMOD Ustavu Zivoci$né fyziologie a genetiky AV CR byla pouiita
v preklinickych testech nové terapie Huntingtonovy choroby, zdvainého lidského onemocnéni
postihujiciho mozek. Nadéjné vysledky oteviely cestu terapie do faze klinickych testd, a posouvaji
tak realné mozZnosti lé¢eni onemocnéni bliz k pacientiim v Evropé.

Védci z centra PIGMOD Ustavu Zivoéidné fyziologie a genetiky AV CR se vyzkumem Huntingtonovy
choroby dlouhodobé zabyvaji. Tato vazna nemoc je zplUsobena mutaci v genu kédujicim protein
huntingtin.

,Cilem ndmi testované terapie je snizit mnoZstvi huntingtinu prfimo v mozku zvirat pomoci kratké
interferujici molekuly ribonukleové kyseliny (siRNA) zacilené pfimo na sekvenci huntingtinu,” popisuje
novy pristup Jan Motlik, vedouci centra PIGMOD. Virovy vektor nesouci kratkou molekulu siRNA

se jednorazovou chirurgickou injekci vpravuje pfimo do mozku zvirete v celkové anestezii. ,Ndsledné
namérend data ukdzala snizeni mnoZstvi huntingtinu po 6 i po 12 mésicich v nejdileZitéjsich oblastech
mozku transgennich miniprasat, v bazdlnich gangliich, ale i v motorické oblasti mozkové kary,“
popisuje konkrétni vysledky testl Zderka Ellederova, autorka publikace.

Libéchovska miniprasata predstavuji zcela unikdtni model pro vyzkum Huntingtonovy choroby. ,Jednd
se o ndmi vytvorené genetické modely, které nesou mutovany lidsky nebo prasec¢i huntingtin, ale
klinicky maji zatim jen mirné symptomy Huntingtonovy nemoci, kterd je u lidi smrtelnd s tézkym
priibéhem. Transgenni prasata jsou proto idedlIni pro testovdni potlaceni produkce mutovaného
huntingtinu, bez toho, aby sama trpéla symptomy Huntingtonovy nemoci,” popisuje vyznam modelu
Zderika Ellederova.

Na zakladé téchto nadéjnych vysledkl preklinickych testd bylo evropskou i americkou regulaéni
agenturou (FDA a EMA) povoleno zah3jeni klinickych testi na pacientech. , ProtoZe FDA Safety Board
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kladné vyhodnotil na podzim 2020 klinickou studii v USA, bude v roce 2021 klinické testovdni tohoto
virového vektoru rozsifeno také o pacienty v Evropé,“ vysvétluje Jan Motlik. Prvni faze klinickych testd
by mohla zacit letos na podzim.

Preklinické studie vznikly ve spolupréci védc(i z centra PIGMOD Ustavu Zivocigné fyziologie a genetiky
AV CR s neurology z nemocnice Na Homolce, Fakultni nemocnice u svaté Anny a Veterindrni univerzity
v Brné pod vedenim nizozemské firmy uniQure. Vysledky uverejnil prestizni ¢asopis Science
Translational Medicine.
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