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IN BREVE Iniezioni nel cervello
Terapia genetica: sarà la volta buona?

Un team di ricercatori capeggiato dal

neurochirurgo francese Stéphane
Palfi sostiene di aver testato con suc-
cesso una terapia genetica antipar-
kinson tuttora in fase sperimentale.
«La terapia ProSavin è sicura e pro-
mettente», dichiarano gli scienziati in

un articolo pubblicato nel gennaio
2014 sulla rivista «The Lancet».
Nell'ambito delta terapia, tre geni

importanti per la sintesi della dopa-
mina vengono iniettati in virus inerti,
che vengono poi introdotti nel cervello,

dove penetrano nelle cellule cerebrale

Le nuove porzioni di DNA cosl

introdotte indueono le cellule difetto-
se a produrre nuovamente dopamina.
Alio studio, avviato nel 2008, hanno

parteeipato 15 pazienti con Parkinson

avanzato di età variante tra 48 e

65 anni. Tutti hanno fatto registrare
miglioramenti della capacité di coor-
dinazione, dell'equilibrio, del tremore
e del linguaggio. E più alto era il do-

saggio del virus, più evidenti erano i

risultati. Purtroppo il miglioramento
è durato solo da uno a quattro anni,

dopodiché i sintomi hanno ripreso ad

aggravarsi di pari passo con la pro-
gressione della malattia. Secondo i

critici, inoltre, il metodo trascure-
rebbe completamente le conseguen-
ze non motorie del Parkinson.

Nuove conoscenze sul tremore
Scienziati di Düsseldorf hanno misu-
rato (tramite gli elettrodi di stimola-
zione) l'attività neuronale nel nucleo
subtalamico di pazienti parkinsoniani
trattati con la stimolazione cerebrale

profonda, raffrontando poi i valori cosi

ottenuti con l'attività dell'intera cor-
teccia cerebrale (misurata mediante

encefalografia magnetica] e l'attività
dei muscoli affetti da tremore. Risul-
tato: il tremore parkinsoniano si

manifesta sempre quando l'accoppia-
mento tra te aree cerebrali profonde
e la corteccia è particolarmente forte.
Il ritmo di questo «tremore comune»
coincide esattamente con quello del
tremore. Secondo gli scienziati, que-
sti risultati dimostrano che il tremore
è direttamente connesso all'accop-
piamento anomalo tra regioni cerebrali.

Fonte: Ärztezeitung, 2013

Medici inglesi stanno testando una nuovissima terapia antiparkinson:
impiantano nella testa dei malati una specie di «canale» munito di valvola,
attraverso cui somministrano nuovi farmaci direttamente nel cervello.

L'idea a cui stanno lavorando i ricercatori
guidati dal Professor Steven Gill, neurochirurgo

presso il Frenchay Hospital di Bristol,
è incredibilmente accattivante: poiché il
nuovo, promettente farmaco antiparkinso-
niano GDNF-Protein (Glial Cell Line-Derived

Neurotrophic Factor) non puo supera-
re la barriera emato-encefalica, essi prati-
cano un foro nell'osso cranico dei pazienti,

per poi impiantare nella loro testa una sor-

ta di «canale» che consente di sommini-

strare il farmaco direttamente nel cervello.
Si tratta di un metodo molto pericoloso che

i ricercatori hanno inizialmente sperimen-
tato su sei pazienti. Visto che su questi sog-

getti il metodo ha funzionato e si è rivela-
to sicuro, ora essi intendono raccogliere
ulteriori dati testando il sistema su altri 30

parkinsoniani, dei quali 15 riceveranno il
farmaco e gli altri 15 un placebo.

Grande rischio e grandi speranze
Uno dei pazienti che parteeipano alio studio

nonostante il rischio elevato è il britannico

Bryn Williams (42), padre di due figli. Egli
si è ammalato a 36 anni, e la malattia lo
limita ormai parecchio. E dire che ancora
nel gennaio 2012 aveva scalato il Kiliman-

giaro insieme a 26 compagni d'awentura,
raccogliendo la bellezza di 110 000 sterline

(circa 160 000 franchi) per la ricerca sul

Parkinson. «Non mi lascerô sopraffare dalla

malattia», afferma. E infatti ha accettato
di fare parte dello studio. Dopo estesi esami

preliminari, nel corso di un intervento chi-

rurgico durato quasi sei ore i medici gli hanno

impiantato nel cervello quattro cateteri
che sfociano in una valvola posizionata la-

teralmente nella parte posteriore della
testa, attraverso la quale ogni quattro set-

timane viene iniettato il farmaco, oppure
forse il placebo (Il paziente non lo sa!).

Bryn Williams spera owiamente di esse-

re trattato con il fattore GDNF, poiché stan-
do ai risultati ottenuti negli esperimenti di
laboratorio questa proteina sembra avere il
Potenziale di frenare o persino arrestare la

morte di neuroni caratteristica del Parkinson.

«I medici mi hanno detto che è corne

quando non si possono annaffiare le piante
durante le vacanze, e poi le si annaffia di
nuovo dopo il rientro. Alcune vengono ri-
svegliate dall'acqua e riprendono a crescere,

ma altre muoiono ugualmente. Io spero che

la terapia permetta di salvare almeno una

parte dei neuroni del mio cervello.»

Budget di tre milioni di franchi
Lo studio costerà due milioni di sterline
(circa 3 milioni di franchi) ed è finanziato
dall'associazione Parkinson britannica
Parkinson's UK, dalla fondazione The Cure
Parkinson's Trust e con fondi della Michael
J. Fox Foundation. jro

infilare dei tubicini nella testa!

Professor Steven Gill,
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L'atrofia multisistemica
è una malattia da prioni?
Il sospetto che oltre alla BSE i prioni possano provocare anche sindromi
parkinsoniane come la MSA non è nuovo. Per la prima volta degli scien-
ziati hanno infettato dei topi con tessuto cerebrale di pazienti con MSA.

È una scoperta inquiétante: i due ricercatori
statunitensi Stanley Prusiner e Joel Watts
délia University of California di San

Francisco hanno recentemente dimostrato
che è possibile infettare dei topi con tessuto
cerebrale di pazienti che soffrono di atrofia
multisistemica (MSA), una forma rara di
Parkinson. Ciè alimenta il sospetto - diffuso

già da parecchio tempo nelle cerchie
scientifiche - che il Parkinson possa essere

una cosiddetta «malattia da prioni»,
proprio come la BSE (malattia délia mucca
pazza) o la malattia di Creutzfeldt-Jakob.

Con il termine «prioni» la scienza indica
delle molecole proteiche che si ripiegano
in maniera scorretta e inducono altre
proteine a malripiegarsi, per poi aggregarsi
a queste ultime, formando dei grumi di
proteine che danneggiano i neuroni fino a

provocarne la morte.
Gli scienziati americani hanno utilizza-

to topi geneticamente modificati. A dipen-
denza délia mutazione genetica, questi
roditori allevati appositamente per la ricer-

ca producono nel cervello quantità diverse

délia proteina alfa-sinucleina, che come
noto svolge un ruolo decisivo nella malattia
di Parkinson. I topi che producono molta

alfa-sinucleina si ammalano all'età di circa
dieci mesi, mentre quelli che ne producono
meno restano sani.

Circa 90 giorni dopo che i ricercatori gli
avevano iniettato minuscoli campioni di
tessuto cerebrale prelevato da due pazienti
affetti MSA, anche le cavie sane hanno
tuttavia iniziato a presentare i primi segni
di malattia.

Nel corso degli esami approfonditi con-
dotti successivamente sui cervelli degli ani-

mali, i ricercatori hanno riscontrato diffusi
accumuli proteici. Questi risultati fanno

supporre che la MSA sia scatenata da accumuli

di prioni, scrivono gli studiosi sulla

pubblicazione Proceedings dell'Accademia
americana delle scienze (PNAS).

I risultati scaturiti da queste ricerche
alimentano il sospetto che il Parkinson, e

probabilmente anche l'Alzheimer,
potrebbero essere malattie da prioni,
nella cui insorgenza sono coinvolte
diverse proteine, rispettivamente le
mutazioni genetiche responsabili délia
loro formazione. Grazie al cielo, non
esiste perô alcuna prova del fatto che

queste malattie possano essere trasmesse
da persona a persona. jro

IN BREVE

Uni Heidelberg: studio sulla MSA

Un gruppo di scienziati di Heidelberg
si è dato tempo fino al 2016 per indi-
viduare dei marker diagnostici fina-
lizzati alla differenziazione précoce
delta malattia di Parkinson e di altre
patologie simili come l'atrofia
multisistemica (MSA). A tal fine, i ricercatori

intendono esaminare persone
sane e pazienti affetti da Parkinson o

MSA che non soffrono di altre patologie

neurologiche o psichiche, sotto-
ponendoli a risonanze magnetiche,
come pure a visite cliniche e psicolo-
giche. Essi sperano cosi di individua-
re alterazioni caratteristiche delta

struttura o délia funzione cerebrale
che si rivelino utili per la diagnosi

précoce. Fonte: Ärztezeitung, 2013

Sostanze-esca ostacolano
la migrazione di neuroni
Da anni la ricerca vertente su malattie

neurologiche croniche come il
Parkinson tenta di sostituire i neuroni

difettosi con altri freschi. A questo
fine si impiantano nel cervello mala-
to precursori immaturi dei neuroni
che, una volta maturati, dovranno

assumere la funzione delle cellule
difettose. Purtroppo accade perö che

invece di migrare come auspicato, le

cellule restano quasi ferme. Adesso

gli studiosi dell'lstituto di neurobiology

ricostruttiva dell'Università di

Bonn hanno scoperto come mai: le

cellule impiantate non maturano
tutte alla stessa vélocité, e i precursori

ancora immaturi secernono
sostanze-esca che attraggono come
calamité i neuroni già più maturi. Gli

scienziati sono ora riusciti a decodi-
ficare e disattivare le sostanze-esca
in questione. In seguito si è osserva-
to che, almeno nel modello animale,
i neuroni maturi migravano molto

meglio. Come hanno mostrato gli
studiosi tedeschi su diversi modelli
con precursori animali e umani,

questo meccanismo costituisce un

principio fondamentale che funziona
al di là dei confini tra le specie. Queste

scoperte, affermano i ricercatori,
potrebbero far compiere un progresse

decisivo nel campo dei neurotra-
pianti.

Fonte: Nature Neuroscience, 2013
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