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Specyfik opracowany przez zespot prof. Grzegorza Wegrzyna pomysinie przeszedt
pierwszg faze testow klinicznych. Nie wiadomo, czy znajda sie pienigdze na dalsze badania.

Czy w Tréjmiescie powstanie lek na Smiertelng chorobe Sanfilippo? Naukowcy z UG
opracowali taki specyfik, ale na kolejne fazy niezbednych badan klinicznych potrzebujg

kilkudziesieciu milionéw ztotych.

Preparat, ktory zostat opracowany przez zespoét pod kierunkiem prof. Grzegorza Wegrzyna
z Katedry Biologii Molekularnej UG, przeszedt pomysinie przez pierwszg faze badan

klinicznych.

- Wyniki sq obiecujgce. Wszystkie parametry choroby obserwowane
u dzieci ulegty poprawie. Wyniki naszych badari przyjeto do druku w
czasopismie medycznym "Current Therapeutic Research”, czyli
zaakceptowano przez swiatowe srodowisko naukowe - mowit
dziennikarzom prof. Wegrzyn.

Sanfilippo to trudna do zdiagnozowania choroba genetyczna, ktéra
wystepuje raz na 40-100 tys. urodzen. W jej efekcie organizm nie
produkuje enzymu odpowiedzialnego za przemiane cukrow
ztozonych, co prowadzi do odktadania ich w tkance tgcznej i
stopniowego niszczenia narzadéw. W kilkanascie lat u chorego
nastepuje regres umystowy. Mdzg przestaje sie prawidtowo
kontaktowac z organizmem i cztowiek umiera.

Kto powinien finansowacd
badania nad nowymi
lekami?

obligatoryjnie koncerny
farmaceutyczne - 42%

instytucje
ubezpieczeniowe - 5%
-31%

-22%

rzady narodowe
ONz

facznie gtoséw: 771

Odkrycie naukowcéw z UG jest wyjatkowe, poniewaz jak dotad nikomu nie udato sie
nawet zahamowacd choroby Sanfilippo, a tym bardziej jej odwrdci¢. Tymczasem wyniki
pierwszej, trwajacej rok fazy préb klinicznych sg niezwykle optymistyczne. Nastepne

proby takze trwatyby okoto roku.

Kolejne fazy badan przeprowadza sie z uzyciem "podwdijnie Slepej proby", czyli takiej, w
ktorej ani badani, ani badacze nie wiedzg, czy dana osoba przyjmuje placebo, czy
wiasciwy specyfik. Gdyby wyniki tych faz byty pomysine, lek opracowany w Polsce mozna

by rozprowadza¢ na catym Swiecie.

Takie badania sg niezwykle kosztowne. Na ich sfinansowanie nie starczg srodki
uniwersytetu, ani nawet rzadowe granty. Niezbedne jest wsparcie koncernow
farmaceutycznych. Poniewaz jednak na catym Swiecie jest "jedynie" kilka tysiecy chorych
na chorobe Sanfilippo, koncerny nie palg sie do wspoétfinansowania badan.




Z gdanskimi naukowcami wspotpracuje zesp6t dra Briana Biggera z University of
Manchester w Wielkiej Brytanii. Razem prowadzg badania na myszach w zakresie
oddziatywania genisteiny (podstawowy sktadnik leku) na organizmy zywe.

- Eksperymenty na myszach sg dla nas wazne, gdyz pozwalajg odpowiedziec na pytanie,
czy podawany specyfik jest bezpieczny i czy w ogdle dziata. Zanim podamy lek
pacjentom, musimy byc¢ przekonani, ze jest on bezpieczny. Mamy bardzo dobry, mysi
model mukopolisacharydoz, stad tez wybrano do badarn wtasnie te zwierzeta - ttumaczyt
doktor Bigger w czasie wyktadu na gdanskiej uczelni.

Tymczasem, o metodzie polskich naukowcéw zrobito sie gtosno. Podobne badania
prowadzono sg w USA i we Wtoszech.

Sanfilippo to choroba genetyczna. To rodzaj mukopolisacharydozy (MPS) czyli wrodzonego
zaburzenia przemiany materii, ktéry wystepuje raz na 40-100 tys. urodzen.

Choroba Sanfilippo (inaczej MPS III) ma trzy fazy. Pierwsza, tuz po urodzeniu dziecka,
jest bezobjawowa. Po okresie od kilkunastu miesiecy do kilku lat nastepuje regres
umystowy potgczona z hiperaktywnoscig. W ostatniej fazie choroby sygnaty z mdzgu
przestajq dociera¢ do organizmu i cztowiek umiera.

Mogq pojawiac sie zachowania agresywne, dziecko prawie w ogdle nie $pi, przestaje
komunikowac potrzeby fizjologiczne, moéwi¢ i reagowac. W trzeciej fazie choroby sygnaty z
mozgu przestajg dochodzi¢ do organdéw. Chory przestaje m.in. oddychac i umiera.
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