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Woher kommt ALS?

ALS ist eine komplexe Erkrankung
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Erbsubstanz-Genetik
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Umwelt
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Das et al. N Am J Med Sci. 2012; 4(8): 350–355
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Viele Krankheitsmechanismen

22.07.2022 Referent / Bereich

6

Nature Reviews Neurology volume 7, pages 
616–630 (2011)
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Was sind die Herausforderung bei der Entwicklung 
neuer Medikamente ?
 Unklar inwieweit Forschungsergebnisse von 

Tiermodellen auf Menschen übertragbar sind.
 ALS ist sehr variabel (heterogen)
 «jeder hat seine eigene Krankheit»

 Es braucht für Studien hunderte Patienten und eine 
lange Studiendauer
 teuer

 Was sind die besten einfachen Messgrössen zum 
Nachweis von Therapieeffekten (Biomarker)?
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Antisense Technology
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Phase 1–2 Studie of Antisense Oligonucleotide 
Tofersen bei familiärer SOD1 ALS
T. Miller, M. N Engl J Med, July 9, 2020
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https://investors.biogen.com/static-files/b2154d4e-f69f-49d4-9a61-e834387293ea

VALOR
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C9Orf
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Anna 8.11.2021 (started on Jacifusen 7/2021)
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Viren können auch nützlich sein: Vektoren
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Motorische Funktion bei behandelten Mäusen

fALS SOD1G93A (PBS injected)
fALS SOD1G93A

AAV9-gfaABC1D/syn1-miR SOD1
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Edaravone (Radicava)
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