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Analiza za pomocg mikroskopii fluorescencyjnej komoérek HeLa bez nadprodukcji
biatek fluorescencyjnych oraz z nadprodukcjg GFP, GFP-laminy A lub GFP-progeryny.
Barwienie immunofluorescencyjne zostato przeprowadzone za pomocg przeciwciat
pierwszorzedowych rozpoznajgcych lamine A

Sekwencje kwasu nukleinowego
wyciszajgce ekspresje
progeryny i ich zastosowanie w
terapii progerii Hutchinsona-
Gilforda
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Progeria Hutchinsona-Gilforda (HGPS) to choroba genetyczna
powstajacg najczesciej na skutek mutacji punktowej w genie
LMNA, kodujgcego biatko otoczki jadrowej - lamine A i lamine
C. U pacjentéw z HGPS powstaje krétsza wersja laminy A,
nazywana “progeryng”. Akumulacja progeryny przy btonie
jadrowej zaburza organizacje otoczki jagdrowej oraz prowadzi
do zaburzenia organizacji chromatyny, morfologii jader
komorkowych i dziatania Sciezek sygnatowych. Rozwigzaniem
problemu wedtug wynalazku, wyciszenie ekspresji progeryny
za pomocg matych interferujgcych RNA (siRNA), rozpo-
znajacych specyficznie mRNA progeryny, a nie prelaminy A.
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INNOWACYJNOSC

e stosowanie niemodyfikowanych MOZUWE WYKORZYSTANIE
nUkleoWdOW_ zmniejsza ryzyko Przedstawione w  zgloszeniu patentowym  sekwencje
wystepowania reakcji ze strony

efektywnie obnizajg poziom progeryny w badanym modelu
komorkowym oraz nie obnizajg poziomu endogennych
laminy A i C. Stosowanie niemodyfikowanych
oligonukleotydéw zmniejsza ryzyko wystepowania reakcji ze
strony uktadu immunologicznego w potencjalnej terapii, w
poréwnaniu do zastosowania chemicznie modyfikowanych

uktadu immunologicznego w
potencjalnej terapii
e prostszy i tanszy proces syntezy

KOMERCJALIZACJA

sekwencji oligonukleotydowych. Ponadto proces syntezy
Licencja takich zwigzkdéw jest prostszy i tanszy, co oznaczatoby ze takie

rozwigzanie bytoby finansowo korzystniejsze dla
OCHRONA beneficjentéw terapii.

Wynalazek jest chroniony
zgtoszeniem patentowym UPRP o
nr P.441326
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