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Descrizione del progetto: L’atrofia muscolare spinale (SMA) € una malattia genetica caratterizzata
da degenerazione dei motoneuroni del midollo spinale, con conseguente atrofia progressiva dei
muscoli di arti, tronco e apparato respiratorio. Principale causa genetica di mortalita infantile,
colpisce 1 individuo su 10.000. Uno dei farmaci attualmente in uso per trattare la SMA é il
Nusinersen (primo farmaco approvato per il trattamento della SMA, nel 2016). Il farmaco e
somministrato per via intratecale perché non in grado di attraversare la barriera ematoencefalica
(BEE); in aggiunta agli effetti collaterali dovuti alla modalita di somministrazione, puo comportare
trombocitopenia, tossicita renale e idrocefalo.

Finalita: Limone si propone di sviluppare nanoparticelle lipidiche (liposomi) in grado di
incapsulare il Nusinersen e veicolarlo ai motoneuroni (MN) attraversando la BEE. La realizzazione
di questi sistemi consentirebbe una modalita di somministrazione meno invasiva per il paziente e
meno onerosa per il sistema sanitario.

Risultati: In seguito ai risultati del progetto LIPOBARR (Gruppi di Ricerca 2018) che riguardano lo
sviluppo di liposomi in grado di attraversare un modello di BEE, il progetto mira ad attribuire agli
stessi specificita per il MN, elemento che costituira una notevole implementazione della
formulazione e delle possibilita d'uso del Nusinersen.

Sostegno Finanziario ricevuto: 149.689 €
Data inizio: 15/4/2021 Data Fine: 15/4/2023
Link: Fondi Europei, Lazio Europa



http://www.isb.cnr.it/test2/index.php/personal-page/?id=12
http://www.isb.cnr.it/test2/index.php/personal-page/?id=32
http://www.ibbc.cnr.it/researchers/maria-laura-falchetti/
https://www.chem.uniroma1.it/dipartimento/persone/anita-scipioni
http://unitus-public.gomp.it/Docenti/Render.aspx?UID=ab5e049e-92fe-4e17-847f-c835d49e10c4
https://europa.eu/
http://www.lazioeuropa.it/

