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Odiparecil

Mukopolisakaridaz I, Il, IVA, VI ve VIl GAG klerans terapisinde kullanilmak (izere kesfedilmis yeni bir
ilag

Odiparcil Inventiva Pharma tarafindan klinik gelisimde olan kiguk bir molekuldir. Odiparcil MPS
hastasinin hiicrelerinde biriken iki tip glikosaminoglikana(GAG) baglanabilmektedir. Odiparcil’e
baglanan bu GAG’lar daha fazla ¢6ziinirlik kazanir ve hiicre disina tasinir ve idrar yoluyla
eliminasyonu saglanir.

GAG'larin birikimi MPS hastalarinda klinik semptomlara sebep olmaktadir, Inventiva Odiparcil’in GAG
muhteviyatini azaltarak bir¢ok klinikal semptomlarin siddetinin hafifletecegine inanmaktadir.
Ornegin, Inventiva hayvanlar tizerinde yapilan preklinik ¢calismalar Odiparcil’in MPS VI olan bir
farenin dizinde bulunan kikirdakta incelmeye yol actigini ve bunun da hayvanin hareket kabiliyetinde
artisa yol actigini gostermektedir. Ayni etki trakeada da gorilmistir. Bunlara ek olarak Odiparcil
MPS VI olan bir farenin korneasini restore etmis ve normal haline dénistirmstur.

Temizlenebilecek bu GAG’lar dermatan siilfat (DS) ve kondroitin silfat (CS) olmakla beraber az
oranda da olsa heparan siilfatdan (HS) olusmaktadir. Inventiva bu GAG’larin bulundugu biitiin MPS
rahatsizliklarinin Odiparcil’le tedaviden fayda gérecegine inanmaktadir.

Yukarida belirtilen goz ve kikirdak 6rneginde oldugu gibi enzim replasman tedavisinin (ERT)
ulasamadigi organlar da dahil olmak lzere, Odiparcil kiigtik bir molekil olmakla beraber viiciitta ¢ok
iyi bir dagilimi s6z konusudur. Bununla beraber Odiparcil kan-beyin bariyerini (KBB) asamamaktadir
ve bundan dolayi da beyinde islev gormesi beklenmemektedir. Ayrica Odiparcil kiictik oldugu igin
agiz yoluyla da alinabilir.

Odiparcil MPS terapisinde yeni kesfedilmis bir ilag olmakla bereaber daha 6nce yapilan klinik
calismalarda baska bir indikasyon amaciyla bu molekil bir ¢ok saglikli goniilliiye ve hastaya
verilmistir. Bu ¢alismalarda Odiparcil’in iyi tolera edildigi gorilmustir.

Odiparcil’in gelistirilecegi ilk MPS tiiri MPS VI olacaktir. Yetiskin MPS VI hastalari (izerinde
Avrupa’daki deney merkezlerinde lla asama galismalari stiregelemektedir, ama Diinya’nin her
yerinden hastalar bu deneylere katilabilirler. Onlarin seyhatleri MPS Society (UK) nin ticari kolu olan
MPS Commercial tarafindan organize edilecektir ve onlar katilimci hastalara gereken destegi
saglayacaklardir. Hali hazirda ERT terapisi gbren hastalar da ERT terapisi gormeyen hastalarda bu
calismaya katilabilirler. Bu calismalar hakkinda bilgilere http://www.improves-mpsvi-trial.com web
sitesi Gzerinden ulasabilirsiniz veya bizimle iMProveS@inventivapharma.com lzerinden irtibat
kurabilirsiniz.

Bir sonraki adim olarak Inventiva ERT terapisi goren MPS VI olan 5 yas ve Ustl ¢ocuklarla ilgili bir

deney asamasi olan Ib ye hazirlanmaktadir. Yine bu Avrupa’da yapilan bir deney olmakla beraber
Dinya’nin her tarafindan hastalar katilabilirler. Bu galisma heniiz baslamadi ama bu deneyle ilgili
gelismeler hakkinda bilgi edinmek isterseniz litfen bizimle SAFE-KIDDS@inventivapharma.com e-
posta adresiyle irtibat kurun.

Inventiva hasta odak alanini diger MPS indikasyonlari alanina genisletmeden énce MPS VI hastalari
hakkinda klinikal verileri toplamasi gerekmektedir. Bununla beraber eger siz MPS |, Il, IVA, VI veya VI
hastasi iseniz gelecekte yapilacak deneyler hakkinda bizimle irtibatta bulunmak isterseniz veya
herhangi bir sorunuz varsa yukarida belirtilen e-posta adreslerinden herhangi birisi ile bizimle irtibat
kurmaktan ¢ekinmeyin.
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