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Боковой амиотрофический склероз – одно из самых распространенных и тяжелых заболеваний, 
характеризующихся дегенерацией двигательных нейронов. Несмотря на значительные 
достижения в понимании патогенеза, успех методов лечения остается ограниченным. 
Нейропротективные свойства нейротрофических факторов (НТФ) могут стать универсальным 
подходом эффективным для всех пациентов с БАС.
60 трансгенных самцов, экспрессирующих укороченную форму белка FUS (1-359), были 
разделены на 4 группы в зависимости от вводимого вещества: PBS, AAV-EGFP и 2 группы 
с генетическими конструкциями, кодирующими НТФ человека (система доставки AAV). 
Введение проводилось субокципитально особям в возрасте 65 дней. Экспрессия НТФ человека 
была подтверждена с помощью ПЦР с обратной транскрипцией. Результаты исследования 
показали, что в группах, получивших конструкции с НТФ, продолжительность жизни животных 
была выше, чем в группах AAV-EGFP и PBS (медианы: 133-138 дней против 123,5 дней в 
контрольных группах). Аналогичные результаты были обнаружены для продолжительности 
бессимптомного периода (медианы: 125-128 и 112-120 дней, соответственно). Результаты были 
подтверждены с использованием взвешенных лог-ранговых тестов, p-value которых был < 0,01.
Полученные данные свидетельствуют о потенциальной эффективности генной терапии на 
основе НТФ в лечении бокового амиотрофического склероза.
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