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美国密苏里大学的研究人员近日宣称，他们确定了遗传物质中对治疗肌肉萎缩症至关重要的一种分

子化合物——“神经型一氧化氮合酶”（nNOS）的位置，以此制成了一系列新的抗肌萎缩蛋白基因，并

在动物实验中获得了成功。该发现有望使目前对肌肉萎缩症的治疗方法得到彻底改变。相关研究刊登在

2月23日出版的《临床研究杂志》（Journal of Clinical Investigation）上。 

 

杜氏肌营养不良症又称假性肥大型肌营养不良症，患者大多为男性，是一种常见的肌肉萎缩症。患

者通常会出现基因变异，扰乱抗肌萎缩蛋白的合成，从而影响治疗。而缺少抗肌萎缩蛋白则会发生一系

列连锁反应，并最终会导致肌肉细胞的萎缩甚至死亡。 

 

负责此项研究的美国密苏里大学分子微生物学和免疫学副教授段东升（音译）发现了一种可以用健

康基因替换变异基因的方法。他的研究团队在动物实验中，通过更换这些基因，使抗肌萎缩蛋白的合成

能力实现了重启。 

 

据介绍，虽然抗肌萎缩蛋白对肌肉的生长至关重要，但它还需要几个“帮手”来维持肌肉组织。其

一是一种被称为“神经型一氧化氮合酶”（nNOS）的分子化合物，它能产生氧化一氮。这种物质在肌肉

剧烈运动时起到十分重要的作用。段东升说：“当人们运动时，不仅肌肉收缩，血管也会相应变窄。而

氧化一氮可以使血管松弛，从而为肌肉提供充足的血液供应。如果肌肉细胞供血不足，便会最终导致死

亡”。 

 

据了解，自1994年以来，研究人员就注意到了nNOS的重要性，但却一直无法在营养不良的肌肉或缺

乏抗肌萎缩蛋白的肌肉中合成这种物质。不少尝试都以失败告终。 

 

经过研究，段东升和他的团队创造了一系列新的抗肌萎缩蛋白基因。在使用新型抗肌萎缩基因对患

有肌肉萎缩症的实验鼠进行遗传学修正后，研究人员发现，之前消失的nNOS在营养不良的肌肉中又得以

重现。在接受新型基因治疗后，实验鼠并未出现肌肉受损或疲劳现象。 

 

因为这个新发现，段东升他们破解了一个长期困扰肌肉萎缩症治疗的谜团，这将改变肌肉萎缩症治

疗的未来。这项研究表明，使用基因疗法可以完全重建营养不良肌肉的所有功能，从而使之恢复正常。 
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JCI：肌肉萎缩症基因疗法动物实验成功
有望彻底改变现有治疗方式
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