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Scheda stampa
“MORFOLINO”: UN POSSIBILE NUOVO FARMACO PER COMBATTERE LA SLA

Una nuova molecola, “morfolino” si candida a diventare una possibile cura per la SLA. Come? Provando a “spegnere” un gene malato che causa la malattia. L’intuizione è di una giovane ricercatrice dell’Università degli Studi di Milano, vincitrice di un finanziamento AriSLA, Fondazione Italiana di Ricerca per la Sclerosi Laterale Amiotrofica.

Bloccare un gene malato responsabile della SLA attraverso una molecola, “morfolino” che potrebbe diventare un nuovo farmaco per fermare la malattia: è questa la sfida di un progetto di ricerca tra i vincitori del bando di concorso AriSLA 2012 condotto da un team di ricerca del Dipartimento di Fisiopatologia Medico Chirurgica e dei Trapianti dell’Università degli Studi di Milano guidati dalla giovane ricercatrice, poco più che trentenne, Monica Nizzardo.

Per quanto le origini della SLA siano per lo più ignote sembra essere ormai accertato che tra le cause della malattia intervengano alterazioni genetiche. In questo ambito la ricerca scientifica negli ultimi decenni ha portato importanti risultati identificando mutazioni in alcuni geni chiave coinvolti nei meccanismi di neurodegenerazione. Tra questi c’è il gene “SOD 1”, individuato mutato in una parte dei malati di SLA ereditaria. In questi pazienti si è visto che la morte dei motoneuroni, i neuroni deputati al movimento dei muscoli del corpo, è legata a un’eccessiva espressione della proteina “SOD 1”mutata. Da alcuni anni i ricercatori si pongono l’obiettivo di testare nuove molecole per bloccare questo fenomeno attraverso il “silenziamento genico” così da provare a rallentare la malattia. 

A oggi non sono state identificate molecole che riescono a svolgere questa funzione ma una speranza arriva dal “morfolino”. Si tratta di un “oligonucleotide antisenso”, cioè una molecola caratterizzata da una sequenza inversa a quella di un gene che la rende in grado di legarsi perfettamente a esso impedendone la trascrizione e quindi bloccando la formazione della proteina malata. L’uso degli oligonucleotidi ha già dato buoni risultati in campo oncologico. Sul morfolino sono inoltre già in corso studi per altre patologie neurodegenerative quali ad esempio la malattia di Duchenne oppure la SMA. Per la prima in particolare c’è già un trial clinico volto a dimostrarne l’efficacia, per la seconda l’applicazione clinica è vicina. Infatti, esperimenti condotti su topi affetti da SMA presso l’Università degli studi di Milano hanno dimostrato che il morfolino è in grado di allungarne la vita fino a una normale durata.

Da questi incoraggianti risultati nasce l’intuizione di testare per la prima volta la molecola anche nella SLA che, come la SMA, è una malattia neurodegenerativa. Un’altra buona notizia è che si sa già, grazie ai trial clinici attivi, che il morfolino non è tossico per l’organismo umano e dunque, se dovesse funzionare, in poco tempo si potrebbe avviare una sperimentazione sui pazienti con SLA. 

La sperimentazione, per ora, avverrà su modelli animali per testare la capacità di ridurre l’espressione di SOD 1 e di conseguenza migliorare la sopravvivenza. 

Il progetto di ricerca “ALSsiMO” – Morpholino antisense oligomer against SOD1 for the development of ALS therapy ha ottenuto un finanziamento AriSLA di 59.850 euro è un progetto traslazionale della durata di 12 mesi è sarà condotto dai ricercatori del Dipartimento di Fisiopatologia Medico Chirurgica e dei Trapianti, Università degli Studi di Milano guidati da Monica Nizzardo. 
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                              Insieme per un futuro senza SLA

