Projekty žádající o financování UPPMD

1. Sango 
TreatNMD, GB
Částka: € 37.500


2. Robotics
VUMC – několik univerzit z EU
Částka: € 80.000 na 1 rok
 Jde o vývoj exoskeletonu - elektronického zařízení, které by pomáhalo pacientům se svalovou dystrofií v pohybu. 
Další informace na: www.flextension.org

3. Clearing House
Kyle Brown, USA
Částka: € 50.000 ročně
Další informace na: http://www.idrc.ca
 
4. Regenerace dystrofického svalstva reprogramováním svalových kmenových buněk
Y. Wang, Harvard University, USA
Částka: € 199.983 total

5. Gene editing of the dystrophin gene using PNA-ssODNs
Bertoni, UCLA, USA
Částka: € 155.734 total

6. Improving splice correction for DMD by Nuclear targeting of splice-switching oligonucleotides
E. Smith, Karolinska Instituet, Sweden
Částka: € 175.000 total

7. Vývoj a funkční vyhodnocení duálního AAV vektoru pro dopravu dystrofinu plné délky do svalů mdx myší
G. Dickson, University of London, UK
Částka: € 71.000 total

8. Cílená systematická genová terapie DMD za použití hybridního bakteriofágního vektoru
A. Hijatou, Imperial College London, UK
Částka: € 148.459 total

9. Upscaling AMT’s
T. Ritsema, company ATM, Amsterdam, NL
Částka: € 300.000 total
Firma zaměřená na genové terapie pomocí AAV vektoru, pro DMD vyvíjí lék AMT-080, jde o genovou terapii pomocí AAV6 nesoucího gen pro U1 smRNA zacílený na exon 51

10.  Potenciální role DNA-PKcs inhibitorů pro zmírnění DMD
J. Chung, NIH, USA
Částka: € 230.000 total

11. Zlepšení aerobní kapacity a odstraňování volných radikálů u DMD
D. Wells, Imperial college London, UK
Částka: € 74.574 total

12. Vylepšení activity NOTCH signální cesty pro léčbu MD
J. Church, The university of Melbourne, Australia 
Částka: € 140.000 total

13. Spojení TGF-beta/myostation antagonistů s exon skippingem 
 W. Hoogaars, LUMC, NL
Částka: € 243.792 total
 

14. Role dystrofinu a utrofinu v regeneraci svalů
Patryk Konieczny, University of Washington, USA
Částka: € 39.900 total
 

15. The involvent of hematopoietic prostaglandin D synthase in DMD 
Urade, Osaka Bioscience Institute, Japan
Částka: € 200.000 total

16. Mozek a kognitivní funkce u DMD 
J. Verschuuren, LUMC, NL
Částka: € 170.100 total

17. Automated high-content quantificatio of DMD histology
X. Xu, Harvard University, USA
Částka: € 191.603 total

18. Problémy s polykáním u chlapců s DMD 
I. De Groot, Radboud University, NL 
Částka: € 109.250 total

19. Chůze s “Spring wing” ortézami
I. De Groot, Radboud University, NL 
Částka: € 18.780 total

20. Prosensa

Částka: € 2.000.000 ročně

· PRO-051: 

· dokončeno I/IIa kolo klin. testů, probíhá jeho vyhodnocování, 

· start IIb/III v 2010, vyhodnocení, schválení, náběh výroby léku 2011, 

· cíl je dostat lék na trh během 2012, 

· AON pro exon 44 by se měl začít testovat někdy v r. 2010-2011

· Prosensa chce rozšířit program na SMA a další typy dystrofií ale i na jiné genetické choroby

21. Může být VLA-4 použito jako biomarker pro prognózování progrese choroby a jako terapeutický cíl u DMD?
Gillian Butler-Browne a renando Pinto-Mariz, Universite Pierre et Marie Curie/Inserm, Paris France
Částka: € 60.000 total
zlepšení porozumění vlivu imunitního systému na DMD patologii

22. Výzkumná klinická studie P188 – biologické utěsnění membrány svalové buňky pro zlepšení funkce srdce
Les Browne – Phrixus pharmaceutical, 
Částka: € 250.000 total





