‘o ®
EuroStemCell

Ostatnia aktualizacja: 30.11.2016

Dystrofia miesniowa: jak poméc mogg komorki macierzyste?

Co wiadomo?

Dystrofie miesniowe to grupa choréb o podtozu
genetycznym, powodujgcych ostabienie i postepujacy
zanik migsni serca oraz miesni szkieletowych.

U chorych z dystrofig miesniowg Duchenne'a
obserwuje sig¢ brak biatka o nazwie dystrofina,
co zwigksza podatnos¢ miesni na uszkodzenia.
Uszkodzenia prowadzg do powstawania standéw
zapalnych, ktére powodujg dalsze zniszczenia
w tkance migsniowe;j.

U oséb zdrowych komorki macierzyste migesni, zwane
komérkami satelitarnymi, tworzg mioblasty, ktore
naprawiajg zniszczone widkna migsniowe.

W przypadku pacjentow z dystrofig miesniowg
Duchenne'a komérki satelitarne nie nadgzajg

z produkcja mioblastéw i zostajg szybko wyczerpane.

Co analizujg badacze?

Obecnie naukowcy badajg szczegdtowo komorki
satelitarne i przyczyny uszkodzen migsni, jak
rowniez leki moggce zredukowaé niszczenie miesni,
takie jak leki przeciwzapalne.

W badaniach naukowcy skupiajg si¢ na znalezieniu
sposobdéw na zachowanie i przywrécenie
prawidiowego funkcjonowania miesni poprzez
przeszczepienie pacjentom komorek produkujacych
dystrofine. Komorki te moga pochodzi¢ zarédwno od
zdrowych dawcow, jak i od samych pacjentow -

po modyfikacji genetyczne;j.

Indukowane pluripotentne komorki macierzyste
(iPS)sg badane pod katem ich przydatnosci do
produkcji znacznych ilosci komorek ze zdrowymi
genami dystrofiny.

Aby uzyska¢ wiecej informaciji, odwiedz strone:

Witokna migsniowe stworzone w laboratorium przez ludzkie
mezoangioblasty.

Zdjecie: dzigki uprzejmosci OptiStem i Giulio Cossu.

Na czym polegaja trudnosci?

Najwiekszym wyzwaniem dla leczenia opartego

na przeszczepie komorek dawcy jest potencjalne
odrzucenie przeszczepu przez uktad
immunologiczny pacjenta. Leczenie chorych

z uzyciem ich wiasnych komérek (zmodyfikowanych
genetycznie lub komorek iPS) moze wyeliminowac
ryzyko odrzucenia, jednak niesie ze sobg inne
zagrozenia.

U pacjenta wszystkie miesnie sg ostabione

i wymagajg leczenia. Rbwnomierne rozprowadzenie
komorek do wszystkich migsni ciata stanowi
ogromne wyzwanie dla terapii z wykorzystaniem
komérek macierzystych.

Terapie z wykorzystaniem komoérek macierzystych
majg stosunkowo matg efektywnos$¢ zagniezdzania
sie przeszczepianych komérek w uszkodzonych
miesniach (tzw. “niskie zasiedlenie”).

www.eurostemcell.org/pl/dystrofiamiesniowa



