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Tiskova zprava, Brno, 27. unora 2023

Léky na miru — Brnénsti farmakologové vyvijeji Ié¢iva na vzacna
onemocnheéni

Nékteré ze zhruba sedmi tisic popsanych vzacnych onemocnéni postihuje asi 5 %
populace. V Cesku odhady hovofi o 350 az 600 tisicich pacientu, ktefi se potykaji s
neprili§ rozSifenou, ale mnohdy zavaznou diagnézou. Tym védcu z Lékarské fakulty
Masarykovy univerzity jim pfinasi prozatim alespon nadéji vyvojem Ié€iv pod hlaviékou
projektu, ktery nema ve stiredoevropském regionu obdoby.

Bézna chemicka IéCiva tvofi — a vzdy budou tvofit — majoritni ¢ast dostupnych
farmakologickych pfipravkd. Uz ze své podstaty vSak nemulzou univerzalné fungovat u vSech
pacientd. Tym pod vedenim docentky Reginy Demlové, prednostky Farmakologického Ustavu
Lékarské fakulty Masarykovy univerzity, proto upina usili k rozvoji personalizované |éCby.
Moznost vyuziti potencialu genovych a bunéénych terapii pro trvalou lécbu pacientl se
vzacnym onemocnénim poklada za jednu z nejvétSich vyzev moderni mediciny. A také nadéji
pro pacienty, pro jejichz onemocnéni v fadé pfipadl IéEba neexistuje vibec anebo je
legislativné a finan¢éné jen obtizné dostupna.

At uZ jde o vyvoj protinadorové vakciny na bazi dendritickych bunék nebo Iéku postaveného
na mezenchymalnich kmenovych burikach schopnych obnovovat poSkozené tkané. Ten by
mohl v budoucnu znamenat ulevu pro pacienty s diagnézou motylich kfidel; onemocnénim
projevujicim se bolestivymi puchyfi na kazi v Cesku trpi skoro &tyfi stovky pacientt.
LZjednodudené fe¢eno upravujeme lidské buriky tak, abychom vylep§ili vlastnosti, které
burikdam nemocnych chybi. Takto pak mizou pomahat konkrétnim pacientim,” pfiblizuje
Regina Demlova, stojici rovnéz v ¢ele vyzkumné infrastruktury CZECRIN zaméfené na
akademicky klinicky vyzkum.

L~Farmaceuticky priimysl realizuje klinické studie za ucelem registrace inovativnich léCivych
pripravku. | po jejich registraci je ale nezbytné provadét nezavislé klinické studie, které pfinasi
nové poznatky ve smyslu jejich optimalniho pouZziti ¢i spravného davkovani.“ Konkrétné vyvoj
léku na onemocnéni motylich kfidel se zatim nachazi v prvni ze tfi nezbytnych fazi, ktera ma
poskytnout data o bezpec€nosti. V té nasledujici pfijde na fadu ucinnost.

Demlova pfipousti, Zze jde o béh na dlouhou trat, byt se jejimu tymu dafi ¢asovy horizont
vyvoje léCiv notné zkracovat. Z CZECRINU se béhem deseti let stala vyzkumna infrastruktura
zapadni Urovné. Loni navic s kolegy zapsali pro fakultu bezprecedentni Uspéch, kdyz ziskali
evropsky grant pro projekt CREATIC, jehoz smyslem je propojeni geograficky blizkych
akademickych a klinickych pracovist za u¢elem zvySeni dostupnosti pravé vysoce
personalizované léCby, v€etné genovych terapii v celé Skale procesu jejich vyvoje.

»Realizaci tohoto projektu vznikne prvotridni pracovisté pro vyzkum a vyvoj preparati v oblasti
genovych a bunécnych terapii pro trvalou lIécbu pacient( se vzacnym onemocnénim, pro které
v soucasné dobé neexistuje odpovidajici standardni Iécba. Jako celek bude CREATIC schopny
nabidnout pacientim a spolecnosti bezpecnou, jedinec¢nou a financné udrzitelnou 16Ebu v ramci
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konceptu spravedlivé mediciny. Vzhledem k tomu, Ze se nachazime v nekomercni sfére,
nemame Zadné akcionare, tak si muzeme sami urcovat jaka léCiva budeme vyvijet,” pfiblizuje
Demlova vyjimecnost nového Sestiletého projektu z pozice jeho garantky.

Na pudé Lékarskeé fakulty Masarykovy univerzity tak mohou vznikat 1é€Civa ovliviiujici nejen
onemocnéni motylich kfidel, ale i dal§i monogenné podminéné choroby, tedy takové, jejichz
pri¢inou je jedna konkrétni genova mutace. ,Urcité nebudeme schopni vylécit vSechny
pacienty se vzacnymi chorobami, ale pro urcité typy onemocnéni naSe feSeni cestou urcité je.
A vérim, Ze za par — i kdyby desitek — let dokaZzeme s naSimi pfipravky opravovat chybné
genetické informace a pacientum pomahat.*

Kontakty pro média:

Ing. Jakub Johanik, Odborny pracovnik / Koordinator, Masarykova univerzita, Lékarska
fakulta, Farmakologicky ustav / CZECRIN: jakub.johanik@med.muni.cz, +420 734 642 235

Ing. Marie Krulova, Vedouci oddéleni komunikace a vnéjsich vztaht, Masarykova univerzita,
Lékarska fakulta: marie.krulova@med.muni.cz, +420 605 516 228

CZECRIN je vyzkumna infrastruktura podporujici realizaci akademického klinického vyzkumu
v Ceské republice. Jako 8esky uzel Evropské sité infrastruktur klinického vyzkumu ECRIN-ERIC z&sadnim
zpusobem pfispiva k zapojeni akademickych instituci do mezinarodniho projektu klinického vyzkumu. Na
farmakologickém Ustavu CZECRIN pusobi od roku 2014. Je financovan z prostiedki Ministerstva $kolstvi,
mladeze a télovychovy. Pfijemcem projektu je LékaFska fakulta Masarykovy univerzity a jeho hlavnim partnerem
je Fakultni nemocnice u sv. Anny v Brné.
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