Ascoltare, accogliere,
accompagnare le persong
con glicogenosi ogq

per progettare insieme

il dam ani
=
AG Valutazione di nuovi approcci farmacologici per il
associazione italiana glicogenasi presenta . . g . .
. ; : trattamento delle Glicogenosi | in modelli animali
convegno nazionale glicogenosi

ventiseiesima edizione

Dott.ssa Roberta Resaz
5 - 6 ottobre 2024 Bologna

IRCCS Ospedale Policlinico San Martino - Genova




=

VALUTAZIONE DI NUOVI APPROCCI FARMACOLOGICI
PER IL TRATTAMENTO DELLE
GLICOGENOSI | IN MODELLI ANIMALI

Roberta Resaz
IRCCS Ospedale Policlinico San Martino
Genova

XXVI Convegno Nazionale AlGlico
Bologna, 5-6 ottobre 2024



MODELLI ANIMALI PER LE GLICOGENOSI DI TIPO |

GLICOGENOSI la

Topi KO fegato

* mutazione solo nel fegato
* sintomi della patologia epatica umana
* adenomi epatici
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GLICOGENOSI Ib

Topi inducibili

* sviluppano la patologia da adulti

* sintomi della patologia umana, ma in
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PROGETTI IN CORSO

microRNA Dapagliflozin

RNA non codificanti Inibitore del trasportatore del glucosio renale
Regolatori espressione genica Utilizzato nel trattamento del diabete
Deregolati in condizioni patologiche Efficace contro la steatosi epatica
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Effetto dei microRNA nella prevenzione e cura degli adenomi epatici - GSDla

DNA
microRNA
RNA
Proteina X
Proteina X Proteina X Proteina X
Non presente o poco presente Presente o molto presente Non presente o poco presente
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Effetto dei microRNA nella prevenzione e cura degli adenomi epatici - GSDla

Prelievo di sangue Purificazione Estrazione Analisi di
& esosomi microRNA espressione
! QiR-29a-3p, miR145a-5D
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Effetto dei microRNA nella prevenzione e cura degli adenomi epatici - GSDla

miR-29a-3p
miR145a-5p

s %
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Somministrazione Monitoraggio con - Valutazione
: Analisi microRNA : :
microRNA RM istologica
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Effetto delle gliflozine nella prevenzione e cura degli adenomi epatici - GSDla

Proteine associate allo sviluppo di:
 Steatosi epatica non alcolica

* |perlipidemia

Resistenza all’insulina

Crvaio
policistico

Patologie

_e | Ipertensiocne . ﬁcardiwasmlari
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@ Sindrome Metabolica
ol-a

Diabete tipo 11/
Inzulino-resistenza
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Effetto delle gliflozine nella prevenzione e cura degli adenomi epatici - GSDla

Somministrazione Monitoraggio con Valutazione
Analisi proteomica
gliflozine RM istologica
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Effetto delle gliflozine nel trattamento della patologia renale- GSDIb
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Effetto delle gliflozine nel trattamento della patologia renale- GSDIb
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Effetto delle gliflozine nel trattamento della patologia renale- GSDIb

Glicogeno mg/g

Valutazione degli effetti curativi di
dapagliflozin sul rene

GSDIb

Ctr - Dapa + Dapa
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Effetto delle gliflozine nel trattamento della patologia renale- GSDIb

Induzione
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CONCLUSIONI

Per la Glicogenosi la la sperimentazione in corso e futura prevede la valutazione dell’effetto terapeutico:

* dei microRNA per il controllo dell’espressione proteica

 digliflozine per il controllo metabolico

Per |la Glicogenosi Ib la sperimentazione in corso e futura prevede la valutazione dell’effetto terapeutico:

» del dapaglifiozin sulla funzionalita renale su topi
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