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Onderwerpen

*  Duur tot een medicijn op de markt komt
*  Werking van de huidige “medicijnen”

* De huidige status van medicijnonderzoeken
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REGISTRATIEPROCES

REGISTRATIE EU

Fase 3:
*  Werkzaamheid
* >100 patiénten
e ™ P

Fase 2:
* Lange termijn veiligheid
* Juiste dosering
* Verkennen werkzaamheid
* 20-100 patiénten )

KLINISCHE TRIALS

TESTEN OP MENSEN

Fase 1:
Korte termijn veiligheid
* 10-20 personen
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In patiénten met DM wordt een stukje DNA ..~
te vaak herhaald g

5-35
(gezonde

/]
bevolking)

Rick Wansink

35 tot meer dan 5000
(patiénten met myotone
dystrofie)
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Hoe veroorzaakt de herhaling de klachten bij DM?

ZIEKTEMECHANISME

te lange herhaling in DNA

\

schadelijke kopie (RNA)

LN

cel-stress (MBNLJ,)

A PWMPK 3' UTR

functieverlies en sterfte van cellen

AN

functieverlies organen (spieren, hart, hersenen, ...) ==  KLACHTEN
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Hoe kunnen we het ziekteproces vertragen, stoppen of keren?

ZIEKTEMECHANISME

1a. Fout verwijderen uit DNA (CRISPR/Cas)

o

te lange herhaling in DNA «— | 1b. Verlenging van herhaling remmen

|

schadelijke kopie (RNA) <~

I\

cel-stress (MBNL,) A .
) B D 4 . . ' e
AN Pt o «l o bl

functieverlies en sterfte van cellen

AN

functieverlies organen (spieren, hart, hersenen, ...) == KLACHTEN

2. RNA onschadelijk maken (‘plakkertjes’) ‘
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‘Plakkertjes’ (antisense oligonucleotiden;
ASO’s/AON’s/siRNA): binden aan RNA

DNA. NG WVINIIDG V

TRANSCRIPTIONl

RNA SW)W 3
3'%

s ANTISENSE
OLIGONUCLEOTIDE
. (ASO)

EXPRESSION

MODIFIED GENEl
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Twee mechanismen van plakkertjes: MBNL komt vrij

1: ‘blocker’

=
:

LY
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Huidige medicijnen interfereren op verschillende niveaus

ZIEKTEMECHANISME

te lange herhaling in DNA ‘AVIDIT) ( (PEPGEN)

‘ — 2. RNA onschadelijk maken (‘plakkertjes’)
schadelijke kopie (RNA)

I\

cel-stress (MBNL{,) <= | 3 Celstress wegnemen

AN C(wre)

functieverlies en sterfte van cellen ‘

functieverlies organen (spieren, hart, hersenen, ...) == KLACHTEN
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Wat zit er voor myotone dystrofie in de pijplijn? www.myotonic.org

Muyotonic Dystrophy Drug Development Pipeline - July 2025
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Fase 1 Fase 2 Fase 3
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