Proteinet hamnar pa fel plats

Hos nistan alla patienter med ALS ansamlas ett protein pa fel stille i cellerna.
Den kunskapen kan leda till behandlingar mot sporadiska fall av ALS.
AV JOHAN JARNESTAD OCH EVA HEDLUND

Motor- . Ansamlingar
T Protein ’7
Cellkdarna
— Cytoplasma
Proteinet TDP-43 (rott) Cellen anvander Om utvecklingen I slutanden forlorar
hor hemma i cellkdarnan. flera olika strategi- far fortsatta blir cellen kontrollen 6ver
Faktoreriarvsmassan er for att bryta ner klumparna fler sina inre processer
och/eller miljon leder sma proteinklumpar. och storre. och bryts ner.
till att det sipprar ut till Har kan behandlin-
andra delar av cellen. gar sattas in for att

aterstilla proteinets
funktioni cellkarnan.

Genterapi kan stoppa RN
tillverkningen e X

Behandlingen bestar av

En muterad geni cellkar- en liten bit dna (antisense
nan ger upphov till ‘ oligonukleotid) utformad
skadligt mRNA. Denna sa att den fastnar pa
budbararmolekyl gor sa SOD1-PROTEIN budbararmolekylen.

att cellen tillverkar ett
protein som blir felveckat
och klumpar ihop sig.

SOD1-mRNA

Infangade budbararmolekyler bryts
ner. Tillverkningen av det skadliga
proteinet minskar kraftigt.
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