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ALS-potilaan ennustettiin kuolevan vuonna
2021 - Neljd vuotta myéhemmin hdn edelleen
kdvelee portaat ylos

Ruotsalaistutkijoiden vuosikymmenten ajan tyostama
geeniterapia on hidastanut merkittavisti potilaan
aggressiivisen ALS-taudin etenemista.

Motoneuronisairaus. ALS (amyotrofinen lateraaliskleroosi) on yleisin aivoissa ja selkdytimessa
kulkevien liikehermojen sairaus. KUVA: JENNI GASTGIVAR
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geeniterapiasta on saatu lupaavia

i Marko Pinola &
tuloksia amyotrofisen ) arko Pinola ¢

lateraaliskleroosin eli ALS-taudin
hoidossa, Uumajan yliopisto uutisoi.

Yliopiston kliinisen ldiketieteen laitoksen ja Norlannin yliopistollisen
sairaalan tutkijat ovat onnistuneet laskemaan merkittavésti taudin
etenemista jouduttavan superoksididismutaasigeenin (SOD1) maaraa
kehittimalldin geeniterapialla.

Geeniterapian toimivuutta on kokeiltu eteldruotsalaiselle potilaalle,
jolta diagnosoitiin aggressiivinen SOD1-geenimutaation aiheuttama
ALS-tauti vuonna 2020 Norlannin yliopistollisessa sairaalassa. Potilas
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Artikkeli jatkuu mainoksen jalkeen

KAUPALLINEN YHTEISTYO CINIA

Miten varmistaa tietoturvallinen
tietoliikenne

Potilaalle ennustettiin puolestatoista vuodesta kahteen vuotta
elinaikaa. Kesdsta 2020 ldhtien potilas on osallistunut faasi Ill:n
geeniterapiatutkimukseen, jota 1adkeyhtio Biogen rahoittaa.

Tutkimuksessa kdytetty 1adke on Biogenin valmiste Qalsody, jonka
vaikuttavana aineena on toferseeni.

Potilas saa geeniterapiaa pistoshoitona joka neljis viikko
Koopenhaminan yliopistollisessa sairaalassa. Geeniterapiassa
tarkoituksena on estdd SOD1-proteiinin kerddntymista ja laskostumista
motoneuroneissa eli keskushermoston hermosoluissa, joiden aksonit
vaikuttavat suoraan tai vilineuronien kautta lihassoluihin.

Taudin eteneminen pysihtyi

”Pidén tatd lipimurtona hoidoissa, joita olemme kehittédneet yli 30
vuoden ajan”, Uumajan yliopiston kliinisen ladketieteen laitoksen
professori, neurologi Peter Andersen kuvailee yliopiston artikkelissa.

Potilas on nimittdin edelleen elossa ja voi verrattain hyvin: hian pystyy
kidvelemaan portaat ylos, nousemaan tuolista ylos, sydmaan ja
puhumaan hyvin sekd elamdin muutoin aktiivista elamaa.

Andersen kertoo, ettd taudin diagnosoinnin aikaan hermosolujen
vaurioitumisen paljastavan merkkiaineen neurofilamentti L:n
pitoisuus oli potilaalla 11 000 nanogrammaa per litra. Tima on hurja
luku jopa ALS-potilaalle.

Neljan vuoden hoitojen aikana merkkiaineen pitoisuus on pudonnut
jopa 90 prosentilla.

”Viimeisimmassa [aivo-selkdydinneste]niytteessd 50 hoitopistoksen
jalkeen merkkiaineen pitoisuus oli laskenut 1 290 nanogrammaan per
litra. Potilaan ikdisella terveelld aikuisella viitearvo on alle 560:n”,
Andersen kertoo tuloksista ja jatkaa:

”Verindytteessd neurofilamentin pitoisuus oli laskenut alle 12
nanogramman per litra. Terveelld aikuisella lukema on alle 13.”

ALS-potilaiden yleistd toimintakykya mittaavalla ALSFRS-R-asteikolla
(Revised Amyotrophic Lateral Sclerosis Functional Rating Scale)
kokeellista hoitoa saanut potilas pisteytti lukeman vililla 35 ja 37.
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tasolla yhtijaksoisesti puolentoista vuoden ajan.

Tutkittavaa riittaa

”Onhan tata ollut ihmeellista seurata”, tutkijaneurologi Karin Forsberg
yliopiston kliiniselté laitokselta kertoo artikkelissa. Hin on tutkinut
SOD1-geenii ja ALS:a4d yli kahden vuosikymmenen ajan.
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KAUPALLINEN YHTEISTYO SAASTOPANKKIRYHMA

Miksi kannattaa vastata "kylla"?

Han kuitenkin muistuttaa, ettd kyseessa ei ole parantava hoito, ja
tutkittavaa riittda vield pitkiksi aikaa: ALS-tautia on montaa eri
tyyppid, ja vain 2-6 prosenttia taudeista on SOD1-geenin aiheuttamia.
Lupaavia tuloksia antaneen geeniterapiahoidon toimivuutta muihin
ALS-taudin muotoihin ei ole testattu.

Uutta geeniterapiaa kokeileva tutkimus loppuu kesilla. Forsberg
kertoo, ettd seuraavana vuorossa on tamén ja muiden potilaiden
hoitotulosten analysointi - osalla potilaista tulokset eivit ole olleet
yhtd hyvat kuin lapimurtotuloksista nauttineella potilaalla.

”Erot voivat johtua annostuksesta tai siitd, missa vaiheessa tautia
hoidot on aloitettu. Ehka rinnalle toisia 1ddkkeitd, jotta taudin
eteneminen pysdhtyy? Muun muassa tillaisiin kysymyksiin meidin on
nyt etsittdava vastauksia, joten matka on vasta alussa”, Forsberg kertoo.

Tutkimuksessa kdytettyad Qalsodya ei toistaiseksi ole laajemmin
saatavilla Ruotsissa. Yhdysvaltain ruoka- ja lddkeviranomainen FDA on
kuitenkin hyviaksynyt lidkkeen aikaisemmin, ja 23. helmikuuta
kuluvaa vuotta Euroopan ladkeviranomainen Ema suositteli ladketta
SODI -geenimutaatiota kantaville potilaille EU:n alueella.

| seuraa artikkelin aiheita

Terveydenhuolto + Seuraa
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Ladkkeet + Seuraa

KAUPALLINEN YHTEISTYO SCHNEIDER ELECTRIC
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