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W Gdansku powstaje lek na nieuleczalng dotad chorobe genetyczng. Czeka na niego kilka
tysiecy oséb na swiecie

J ) : Alicja Katarzynska: Nikt nie znalazt do tej pory leku na Sanfilippo.
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Panu sie udato?

OIS Prof. Grzegorz Wegrzyn*: Wyniki sa bardzo obiecujace.

Dziewczynka, ktéra wiele lat lezata bez kontaktu, nie mogta
wykonac¢ zadnego ruchu, na nic nie reagowata, teraz usmiecha sie
do rodzicéw, zaczyna sama jesc (do tej pory karmiono ja przez
smoczek). To ogromny sukces, bo jeszcze nikomu nie udato sie
odwrdci¢ spustoszen w madzgu, ktére czyni sanfilippo.

Co to za choroba?

- Na razie jest wcigz wyrokiem $mierci. Urodzone z nig dzieci zyjq
po kilkanascie lat, mozna im tylko ulzy¢ w cierpieniu, a i to
niewystarczajgco. W ich komoérkach nie rozkfadajg sie pewne
substancje, ktére powoli zatruwajg organizm.
Pana lek daje im jednak nadzieje?
Fot. Renata Dabrowska / AG Prof.
Grzegorz Wegrzyn ma 46 lat, - Rok temu rozpoczeliSmy badania na myszach, wstepne wyniki sg
bardzo dobre. Od roku prowadzimy tez pierwsza faze badan
klinicznych, w ktdérych sprawdza sie, czy lek w ogdle dziata, czy nie ma skutkdéw ubocznych.
Dziesieciu pacjentdw rozsianych po catej Polsce przyjmuje lek od kilku miesiecy - poprawity
sie im wszystkie parametry, facznie z funkcjonowaniem mézgu. W marcu zaczniemy ostatnig
faze badan klinicznych z tzw. podwdjng Slepg prébga. Pacjentow podzielimy na dwie grupy -
jedni dostang lek, inni placebo. Chorzy nie bedg wiedzie¢, co dostajg, a lekarze, co podaja.
Jesli u pacjentéw, ktérzy dostang lek, zauwazymy poprawe, to znaczy, ze on dziata i mamy
otwartg droge do jego rejestracji.

Dlaczego zajat sie pan akurat Sanfilippo?

- Siedem lat temu okazato sie, ze moja cdrka jest chora na podobng chorobe - MPS I
(Mukopolisacharydoze typu pierwszego). Przejrzatem wszystkie dostepne opracowania
medyczne na ten temat. Odkrytem, Zze grupa naukowcéw wtasnie konczy opracowanie leku -
od kilku lat moje dziecko go przyjmuje i jest poprawa. Chodzi do szkoty (do klasy
integracyjnej), radzi sobie dobrze. A ja, majac juz sporg wiedze na ten temat, postanowitem
zajac sie tq odmiang MPS, na ktora wcigz nie byto leku - wiasnie Sanfilippo.

Jak sie szuka leku?

- ZaczeliSmy w 2004 r. WiedzieliSmy, ze w organizmie chorego degradacji nie ulega pewien
zwigzek - siarczan heparanu. Rozwazalismy dwie mozliwosci. Po pierwsze, dostarczy¢ choremu
enzym, ktory roztozy te substancje. Tylko jak? Mozna podac go dozylnie, ale jak sie poda w
ten sposéb, to enzym dotrze z krwig wszedzie oprdcz centralnego uktadu nerwowego, bo tam
dziata bariera, ktéra chroni mdézg przed wszelkiego rodzaju infekcjami. A w chorobie Sanfilippo
trzeba leczy¢ mdzg. Trzeba wiec byto rozwazy¢ inne podejscie.

Jakie?

- Znalez¢ sposdb na obnizenie wydajnosci syntezy siarczanu heparanu. Zeby byt on
produkowany w komadrkach znacznie, znacznie wolniej i nie odkfadat sie tam tak szybko i w
tak duzych ilosciach. Okazato sie, ze pozadane dziatanie ma genisteina, ktéra wystepuje np. w
soi. To byty lata badan, prob, niepowodzen. Kiedy dwa lata temu zaczeliSmy podawacd
genisteine myszom chorym na sanfilippo, okazato sie, ze preparat dziata.

Udato wam sie znalez¢ firme, ktéra finansuje badania i bedzie produkowa¢ lek?

- Nasze prace sg znane na $wiecie, na wyniki naszych badan klinicznych czeka wiele
osrodkéw. Dlatego, cho¢ badania kliniczne sg bardzo drogie, udato nam sie naméwié na ich
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wspoétfinansowanie osrodek akademicki w Holandii. DostaliSmy tez pienigdze z Unii
Europejskiej i Ministerstwa Nauki i Szkolnictwa Wyzszego. ZnalezliSmy niewielkg polska firme,
ktéra dostarcza preparat na nasze potrzeby.

A produkcja leku? Bedzie trudno znalez¢ firme, ktdra sie na to zdecyduje. To niezbyt
optacalne. Teoretycznie powinien to byc¢ drogi lek, bo jak pacjentéow jest mato, firma musi
zarobi¢ na cenie, a nie masowej sprzedazy. Przeszkoda jest to, ze genisteina jest substancjgq
naturalng, a wiec nie mozna jej opatentowacd i czerpac z tego zyskéw. Ale z drugiej strony to
moze sprawié, ze cena leku nie bedzie az tak wysoka.

Chcemy doskonali¢ obecng metode leczenia choroby, probowac innych zwigzkéw niz
genisteina. Moze okazg sie bardziej efektywne? Poza tym na terapie czekajg kolejne typy MPS,
a takze pokrewne choroby, ktére moze uda sie leczy¢ w podobny sposdb, wiec chorych,
potencjalnych klientéw, bedzie znacznie wiecej. I to jest szansa na to, by producenci sie
zainteresowali. Mysle, ze nasz lek pod koniec 2010 r. powinien juz wejs¢ na rynek. W
przypadku lekéw sierocych (ktérych nikt nie chce produkowac) rejestracja jest szybka, trwa
tylko pot roku.

Rozmawiata Alicja Katarzynska

*Prof. Grzegorz Wegrzyn ma 46 lat, urodzit sie w Gdansku. Tam w 1987 r. rozpoczat prace w
Katedrze Biologii Molekularnej Uniwersytetu Gdanskiego. W wieku 35 lat otrzymat tytut
profesora, wcigz nalezy do najmtodszych profesoréw w Polsce. Jest prorektorem ds. nauki UG,
do ubiegtego roku przewodniczyt Polskiemu Towarzystwu Genetycznemu.

Choroba Sanfilippo

Nazwa pochodzi od dr. Sylvestra Sanfilippo z USA, ktéry w 1963 r. opisat jq jako pierwszy
(zwana jest tez mukopolisacharydoza typu trzeciego). Wystepuje raz na 40-100 tys. urodzen.
Organizm chorego nie produkuje enzymu odpowiedzialnego za przemiane specyficznych
cukréw ztozonych (glikozoaminoglikanow, jednym z nich jest siarczan heparanu), co prowadzi
do odkfadania sie ich w tkance tacznej i stopniowego niszczenia narzadéw. Tuz po urodzeniu
dziecka nie ma zadnych objawoéw. Dopiero po uptywie kilkunastu miesiecy do kilku lat
nastepuje regres umystowy potgczony z hiperaktywnoscia. Dziecko zaczyna zachowywac sie
agresywnie, prawie w ogdle nie $pi, przestaje komunikowac potrzeby fizjologiczne, méwic i
reagowac. W trzeciej fazie choroby sygnaty z mézgu nie docierajg do organdéw, chory
przestaje oddychac i umiera.
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