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PREKRETNICE U DUCHENNEOVOJ MISICNOJ DISTROFLJI
TIJEKOM 150 GODINA OD OTKRIVANJA TE RIJETKE BOLESTI

1986

Dr. Louis M. Kunkel i I(Zi\rlzir?v;(éki AVEN.
njegov tim na Medicinskom centar za

fakultetu Harvard u Bostonu migicnu

u Massachusettsu (SAD) A

Neurolog Guillaume-Benjamin /L
Duchenne opisuje i objavljuje ‘d
znakove i simptome DMD-a' distrofiju
John Walton kao dio Instituta
za genetsku medicinu
Sveucilista u Newcastleu (UK)
te ga skupina pacijenata za
podizanje svijesti o bolesti,
Muscular Dystrophy UK,
priznaje kao istraZivacki centar
zbog klinicke izvrsnosti u
podrugju nasljednih
neuromuskularnih bolesti’

utvrduju specifi¢an gen na X
kromosomu, ¢ija mutacija

uzrokuje DMD? Uprava za hranu i lijekove

SAD-a prvi put odobrava lijek
za lijetenje DMD-a"

1990-2000

Pocinje laboratorijski razvoj
mogucih novih genetskih
terapija poput preskakanja
eksona (terapija koja cilja
uzrok DMD-a)’

Pocinje proucavanje
mikroskopskih struktura
misicnih stanica®

Francis Crick i James Watson
otkrivaju molekularnu strukturu
ljudskog DNK na Sveucilistu u
Cambridgeu, UK Otkrice
dvostruke spiralne zavojnice
poplocilo je put novim
istrazivanjima u podrucjima

koja se dan-danas upotrebljavaju
u istrazivanju DMD-a: transfer
gena, preskakanje eksonai
pomak okvira ¢itanja zaustavnog
kodona?

Dr. Drachman i njegov tim
u Baltimoreu u Marylandu
(SAD) propisuju steroide za
14 djecaka s DMD-u, Sto je
kod nekih uzrokovalo
pozitivan ishod*

Protein povezan s genom
identificirali su dr. Louis M.
Kunkel i njegov tim. Nazvali
su ga distrofin. Zbog manjka
distrofina u misicnim
stanicama,

one postaju

krhke i lako

se oStete®

Istrazivacki tim na Sveucilistu
u Missouriju utvrduje velike
dijelove gena koji kodira
distrofin koji su klju¢ni za
funkcioniranje misi¢nog
tkiva - prekretnica za

moguce terapije za DMD?

Europska agencija za lijekove
odobrava prvi lijek za lijecenje
jednog mutacijskog tipa DMD-a
i dozvoljava njegovu upotrebu
diljem Europske unije'

»*
»*
»*
»*
**#

Tim na Sveuilistu Duke
(SAD) uspjesno uzgaja
funkcionalno misicno tkivo
iz uzorka koZe, otvarajuci
nove pristupe lijecenju

u sklopu obnove tkiva kod
pacijenata s bolestima koje
unistavaju misicno tkivo,
poput DMD-a™

Ovdje predstavljene informacije ne zamjenjuju savjete medicinskog stru¢njaka. Obratite se svojem lijecniku.
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