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Progeria to rzadka smiertelna choroba, ktéra powoduje tak
gwaltowne starzenie, ze dziecko dziesiecioletnie wyglada na osiemdziesieciolatka. Nic wiec

dziwnego, ze chorzy i rodziny z wielkim entuzjazmem przyjeli doniesienia o pierwszym
sukcesie terapeutycznym w walce z tym schorzeniem. Triumfowali zreszta takze ci
z naukowcow, ktorzy od dawna twierdzili, ze leki, ktorych sprzedazy zaprzestano moga
w istocie okazac¢ sie skuteczne. Badania kliniczne wykazaly poprawe stanu zdrowia u
chorych dzieci, ktéore przyjmowaly lonafarnib. Jest to lek wynaleziony w latach 90.
ubieglego wieku przez koncern Merck, ktory nie sprawdzil si¢ w zamierzonym celu, czyli
leczeniu raka glowy i szyi.

»Jesli wskrzeszenie niedziatajacego leku okazato sie skuteczne w walce z progeria, to dlaczego nie
ma sie tak sta¢ w przypadku innych lekéw i chor6b?”- pyta Francis Collins, dyrektor National
Institute of Health (NIH) w Bethesda, w stanie Maryland. To wtasnie w jego laboratorium w 2003
roku odkryto mutacje genetyczna, ktéra wywotuje progerie. ,I dlaczego by nie szuka¢ odpowiedzi
przez crowdsourcing ?”***, pyta.

Okoto 30 000 tysiecy lekow zostato odrzuconych przez firmy farmaceutyczne w ciagu ostatnich 30 lat,
ale sponsorzy zachecaja teraz naukowcow, by raz jeszcze przyjrzeli sie im i by¢ moze znalezli dla
nich nowe zastosowania. Jeszcze w tym miesiacu brytyjska Medical Research Council ma ogtosi¢
program z nagrodami w wysokosci 10 milionéw funtéw na znalezienie nowych przeznaczen dla 22
wycofanych zwiazkéw stworzonych w AstraZeneca w Londynie. Niebawem takze, National Center
for Advancing Translational Sciences (NCATS), bedace czescia NIH, rozpocznie przyjmowanie
oficjalnych aplikacji to podobnego programu, ktéry w zasadzie rozpoczat sie juz w maju.

NCATS skierowato do naukowcow proshe o ponowne przetestowanie 58 substancji zawartych
w lekach o$miu najwiekszych koncernéw farmaceutycznych. Wszystkie te leki przeszty pomyslnie
niezmiernie kosztowne badania kliniczne, jednak nie zostalty wprowadzone na rynek ze wzgledu na
znikoma skuteczno$¢ lub tez nieoptacalnosc.

Przewidywany przez NCATS budzet na przeprowadzenie programu to w 2013 roku tylko 20 milionéw
dolaréw, jednak rywalizacja wydaje sie zacieta. Do polowy sierpnia sptyneto bowiem az 160
wstepnych aplikacji na wszystkie z osSmiu gtéwnych nagréd. Kathy Hudson, zastepca dyrektora
NCATS, mowi, ze wiekszos¢ z nich odnosita sie do réznorodnych schorzen takich jak autyzm,
choroba Alzheimera czy nowotwory. Dla wielu lekdw opracowano nowe zastosowania, w tym dla
jednego z nich wplyneto do agencji az siedem wnioskow, dotyczacych w sumie szesciu réznych
chordb. W tym tygodniu autorzy najciekawszych pomystow zostang poproszeni o ztozenie wiasciwych
aplikaciji.



Zwyciezca, ktory zostanie ogtoszony w styczniu 2013 roku, bedzie musiat wykazaé, jeszcze w fazie
przedklinicznej, biologiczne uzasadnienie nowego zastosowania leku. Firma, ktéra go
wyprodukowata zadecyduje wowczas, czy chce wykorzystaé to odkrycie.

John LaMattina, byly szef swiatowych badan i rozwoju w Pfizer w Nowym Jorku uwaza, zZe program
ma mate szanse na powodzenie, jako, ze firmy farmaceutyczne juz badaty leki w odniesieniu do
réznych chorob. ,Narobito sie wokot tego strasznie duzo szumu”, stwierdza LaMattina, obecnie
wspolnik w PureTech Ventures, ,jakiekolwiek odkrycie dokonane przez uczestnikow programu
musiatoby by¢ naprawde spektakularne, zeby zainteresowa¢ koncerny farmaceutyczne”.

Steven Potkin, psychiatra z Uniwersytetu Kalifornijskiego, martwi sie, ze nawet spektakularne
odkrycia nie zacheca firm do ponownej inwestycji w badania. Potkin chce zastosowac lek poczatkowo
przeznaczony do leczenia depresji w problemach zwigzanych z regulacja nastroju, ktore wystepuja
w calej gamie chordb od cyklofrenii po schizofrenie. NIH jednak wymaga od firm, ktére biora udziat
w programie, aby podzielily sie swoim dorobkiem intelektualnym. W wypadku znalezienia przez
uczestnikow nowego przeznaczenia dla starego leku moga one z powrotem objac¢ go licencjg w celu
jego dalszego testowania. ,Nie ma jednak zadnej gwarancji, ze tak sie stanie”, ubolewa Potkin.

Hudson wyjasnia, ze firmy zgodzily sie, aby naukowcy zakupili okreslony specyfik lub wyprodukowali
go w innej firmie, jesli oryginalny producent nie wyrazi zainteresowania podjeciem préob jego
reaktywacji. W ten sposob pozostaje wciaz szansa na ,popchniecie” leku do fazy klinicznej. ,Nawet
jesli firma nie zechce skorzysta¢ z nowej szansy, nie wszystko bedzie stracone”, méwi Hudson.

Chemicy narzekaja na mndéstwo pobocznych kwestii, miedzy innymi na to, ze firmy nie wyjawity
struktur 58 substancji (cho¢ zwyciezca programu bedzie mégt poznac strukture badanego przez
siebie zwiazku). To z kolei doprowadzito do ,zupekie niepotrzebnych wysitkéw” chemikéw, ktorzy
probowali wydedukowa¢ nowe wtasnosci, ktdre te zwiazki moga posiadac, narzeka Jeremy Berg- byly
dyrektor National Institute of General Medical Sciences w Bethesda, a teraz biolog systemowy na
University of Pittsburgh w Pensylwanii.

Niektorzy jednak ttumacza, ze NIH musiat iS¢ na pewne kompromisy, aby dojsé¢ do porozumienia ze
swiatem przemystu. ,Ten projekt wymagat wiele subtelnych tancow, aby w efekcie sktoni¢ firmy do
podzielenia sie i zwigzkami, i danymi”, mowi Thomas Insel, ktory byl dyrektorem NCATS do 23
wrzesnia. ,Mam nadzieje, ze jesli ten pierwszy krok okaze sie sukcesem, mozemy liczy¢ na podobna
wspoltprace w przysztosci”, mowi.

*k¥czerpanie wiedzy, pomystow i inspiracji ,z tlumu”, neologizm uzyty przez Jeffa Howe’a dla
magazynu ‘Wired'.

Opracowata: Katarzyna Chrzgszcz

Zrédto:_http://www.nature.com
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