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Rapport fran den stérsta Huntington

forskningskonferensen 2020
- The CHDI Conference -

Asa Petersén, MD PhD
Professor i neurovetenskap och overlakare i psykiatri
Huntingtoncentrum, Lunds universitet och Region Skane



CHDI: Cure HD Initiative
(Bota Huntingtons sjukdom initiativ)
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CHDI konferensen, 24-27 februari 2020

* Palm Springs, Kalifornien: ca 400 deltagare
* Foredrag, diskussioner och networking

Svensk representation: Professorerna Asa Petersén och Maria Bjorkqvist;
Lunds universitet



Héjdpunkter fran motet

1) Kliniska provningar RO
2) Vad paverkar att sjukdomen bryter ut?

3) Hur tidigt kan man mata att sjukdomen
har borjat?




Huntingtongenen: 1993

* Expansion av CAG repetition i Huntingtongenen orsakar HS
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Potentiellt olika mojligheter att bromsa Huntingtons sjukdom

Kliniska
provningar
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Huntingtongen mRNA

Bild av Dr. Sanaz Gabery, LU
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Huntingtinprotein

HTT

Minskad hjarnfunktion

Hjarnférandringar

Kliniska symtom
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CLINICAL PIPELINE FOR HTT LOWERING AGENTS

(drug) (delivery)  SELECTIVE CLINICAL STAIUS
Roche (lonis) ASO No Phase lll started in 2019
(RGGD42) (Intrathecal) Planning for prodromal stage trial

Wave ASO

(WVE-120101) (WVE-120102) (Intrathecal) Phase Ib/lla started in 2017

uniQure AAVS (miRNA)

(AMT-130) (Intracranial) Phase Vil July 2019

Voyager AAV1 (mIRNA)
(VY-HTTO1) (Intracranial)

Takeda (Sangamo) AAV-X (ZFP)
(tbe) (Intracranial)

Alnylam/Regeneron
(1)

Skyhawk - Novartis  SMall moleculo Preclinical

(tbe) (oral) Potential FIH in 2020

Preclinical

Preclinical

siRNA Preclinical




Kliniska prévningar med HTT sankning

* Generation HD Tominersen

* Injektioner i ryggmargsvatska av ASO: antisense oligonucleotide (ASO): stoppar

MRNA av bade vanligt och muterat huntingtin (Fas 3)

* Precision HD1 och 2 WAVE

* Injektioner i ryggmargsvatska av ASO som bara minskar muterat HTT (Fas 1b / 2a)

* AMT-130

* Hjarninjektioner av virus barare med molekylart redskap som ar tankt att sanka bade

vanligt och muterat huntingtin (Fas 1b / 2a)



Samband CAG och nar sjukdomen ger
paverkan pa rorelser
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From Lee et al, Neurology, 2012
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Samband CAG och nar sjukdomen ger
paverkan pa rorelser
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Frdn Lee et al, Neurology, 2012
Genetic Modifiers of Huntington’s Disease (GeM-HD) Consortium, Cell, 2015; 2019



Hur tidigt kan man mata att sjukdomen har borjat?

* HD-YAS study (YAS= young adult study) >

* ca 130 individer, ca 25 ar fore sjukdomen

beraknas bryta ut

* Inga forandringar noterades vad det galler

symtom eller forandringar i hjarnan med

hjarnavbildningstekniker Professor Sarah
Tabrizi, London

Gyllene period att
mEE '> behandla i framtiden?




Mer om forskning om Huntingtons sjukdom
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