Metoda leczenia choroby Sanfilippo, opracowana przez gdanskich naukowcoéw zostata zakwalifikowana do
drugiego etapu konkursu "Cudze chwalicie, swego nie znacie".

Konkurs, ktory jest wspotfinansowany przez Uni¢ Europejskg ma za zadanie promowanie osiggnie¢ nauki
polskiej. Badania nad lekiem przeciwko chorobie Sanfilippo kierowane sg przez profesora Grzegorza
Wegrzyna, kierownika Katedry Biologii Molekularnej i Dziekana Wydziatu Biologii Uniwersytetu
Gdanskiego. Badania sg obecnie w fazie prob klinicznych.

Choroba genetyczna Sanfilippo charakteryzuje si¢ degradacja uktadu nerwowego. Powoduje stopniowe
uposledzenie funkcji praktycznie wszystkich narzadow 1 w konsekwencji $mierc. Pacjenci zwykle nie
dozywaja wieku dorostego. Choroba wystepuje raz na kilkadziesiat tysigcy urodzen. Jak do tej pory nikt na
$wiecie nie potrafil skutecznie z nig walczy¢. Nalezy ona do mukopolisacharydoz (MPS), rzadkich chorob
genetycznych. Pierwsze wyniki testow klinicznych pacjentow leczonych terapig opracowang w Polsce,
$wiadczg o zahamowaniu postepoéw choroby.

-W tej chwili nigdzie na $wiecie nie ma lekarstwa na MPS typu trzeciego. Leczy si¢ tylko objawy. To
wlasciwie opieka paliatywna, a i tak w niewielkim stopniu tagodzi ona objawy choroby - stwierdza prof.
Grzegorz Wegrzyn.

W tej chwili trwaja pilotazowe badania kliniczne na 20-0sobowej grupie chorych dzieci, koordynowane
przez prof. dr hab. med. Anne Tylki-Szymanska z Centrum Zdrowia Dziecka, przy wspotpracy z Dr Anng
Liberek z Akademii Medycznej w Gdansku.

- Nikomu na $wiecie jeszcze nie udato si¢ nawet zahamowac choroby Sanfilippo, a co dopiero ja odwrdcic.
Tymczasem my w probach klinicznych juz widzimy, ze w wielu przypadkach nie tylko nastepuje
zahamowanie postepu choroby, ale wrecz poprawa niektorych parametréw - podkresla prof. Grzegorz
Wegrzyn.

Zrodto: http://www.rynekzdrowia.pl/



