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Terapia komorkowa - chimeryczne mioblasty w dystrofii
mi¢sniowej Duchenne'a

Dystrofia migsniowa Duchenne'a (DMD) to ciezkie schorzenie, charakteryzujace si¢
mutacjami genu dystrofiny 1 dysfunkcja mitochondriow, prowadzace do postepujacego
ostabienia mieg$ni 1 przedwczesnej S$mierci pacjentow z DMD. Opracowano ludzkie
chimeryczne komorki ekspresujace dystrofing (DEC), powstale w wyniku fuzji mioblastow od
zdrowych dawcow 1 pacjentow z DMD, jako podstawe terapii DT-DECOI w DMD
(M.Siemionow 2023) . Badania przedkliniczne na mysich modelach DMD mdx wykazaty
zwiekszong ekspresj¢ dystrofiny 1 poprawe czynnosciowa migsni serca, uktadu oddechowego 1
miesni szkieletowych po ogdlnoustrojowym doszpikowym podaniu DEC. W prezentowanym
badaniu okreslono wykonalno$¢ transferu i fuzji mitochondriow w obrgbie utworzonych
komorek DEC, co jest kluczowe dla opracowania nowych strategii terapeutycznych w DMD.
Po barwieniu mitochondriow barwnikami MitoTracker Deep Red 1 MitoTracker Green, fuzje 1
transfer mitochondridéw oceniano za pomoca cytometrii przeptywowej (FACS) 1 mikroskopii

konfokalnej. Fuzja mioblastow od zdrowych dawcow (MBN/MBN) oraz dawcow zdrowych i
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chorych na DMD (MBN/MBDMD) za posrednictwem PEG potwierdzita wykonalnos$¢ fuzji i
transferu mioblastow 1 mitochondriow. Kolokalizacja barwnikéw mitochondrialnych
MitoTracker Deep Red i MitoTracker Green potwierdzita chimeryczny stan mitochondriow i
tworzenie chimerycznych mitochondriow, a takze transfer zdrowych mitochondriow dawcy w
obrebie utworzonych komorek DEC. Odkrycia te sg unikalne i istotne, wskazujac na potencjat
terapii DT-DECO1 w przywracaniu funkcji mitochondriéw u pacjentow z DMD i innymi
chorobami, w ktérych dysfunkcja mitochondriow odgrywa kluczowa rol¢ (M.Siemionov et.al

2024)



