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Glowne kierunki terapeutyczne
wsrod badanych lekow

» 7wiekszenie ekspresji genu SMN2
(nusinersen, RG7916, LMIO70)

» zastgpienie genu SMN (terapia genowa
— AVXS101)

®» neuroprotekcja (olesoxime)
» zwiekszenie sity miesni (CK-2127107)




Postep badan klinicznych nad lekami
na SMA — pazdziernik 2016
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» Oligonukleotyd antysensowny (ASO)
zwiekszajgcy ekspresje genu SMN2

» /tozona aplikacja o dopuszczenie w EU |
USA (badania kliniczne zakonczone)

®» | ck podawany przez zastrzyk
doledzwiowy
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»| ek wykazujgcy wtasnosci ochronne
wobec neurondw ruchowych

®»Frma Roche przygotowuje badanie
kliniczne (powtorzone zgodnie z sugestig
EMA) potwierdzajgce jego skutecznosc

®| ck przyjmowany doustnie (zawiesinq)



»Tzw. Szybki Aktywator Troponiny

» | ek zwiekszajgcy site miesni (nie wptywa
bezposrednio Nna genetyczne
uwarunkowanie SMA)

®» Trwa badanie na dorostych (USA)
®» | ek podawany ustnie




®» Trwajgce badanie na dzieciach z
SMA 1

®» | ck podawany doustnie
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» | eki wptywajg na ekspresje genu SMN2
®» Badanie RG/800 zostato wstrzymane

» Aktualnie frwajg 2 badania RG7916
(SMAT1 oraz SMA 21 3)

®» | ek przyymowany doustnie
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®»Terapia genowa — zastgpienie
wadliwego genu SMN

®» Trwajgce badanie dzieci z SMA |

» | ck podawany dozylnie
(lednorazowol)
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