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Federalna Agencja Zywno$ci i Lekéw (FDA) zatwierdzita
niezwykle obiecujgcy lek, ktéry ratuje zycie najmtodszych.
Nusinersen to lek na rdzeniowy zanik miesni (SMA). Dzieci z
najciezszg postacig tej choroby zwykle umierajg przed 2.
rokiem zycia. Firmy Ionis i Biogen opracowaty srodek, ktdry po
kilku latach testow daje obiecujgce wyniki.

Sposréd 20 dzieci z SMA, ktore przystapity do II fazy testow
klinicznych w latach 2014-2015 dzisiaj zyje 1 samodzielnie
oddycha 13. Maje one 2-3 lat. Zwykle az potowa dzieci z badang
postacig SMA umiera lub przestaje samodzielnie oddycha¢ przed
1. rokiem zycia. Co wiecej, autopsje dzieci, ktore zmarty
pomimo podawania nusinersenu wykazaty, ze lek rzeczywiscie
zwiekszenie ilosci prawidiowo zbudowanych biatek SMN =z
organizmie. Biat*ka te chronig neurony ruchowe przed
degradacja.

Juz wyniki II fazy testow napawaty olbrzymim optymizmem, ale
zostaty one przyémione przez faze III, w ktérej wzieto udziat
jeszcze wiecej pacjentdw. Przedstawiciele Ionisa i Biogenu
oznajmili, ze u pacjentdéw przyjmujacych Spiranze (pod taka
nazwg handlowg bedzie sprzedawany nusirensen) wykazali ,wysoce
istotng statystycznie znaczacg poprawe” czynnosci ruchowych.

W zwigzku z bardzo dobrymi wynikami testéw FDA i Europejska
Agencja Lekdéw rozpoczety szybkg Sciezke zatwierdzenia lekodw.
Przed trzema dniami Spiranza zostata zatwierdzona przez FDA.
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