
Аннотация
Мышечная дистрофия Дюшенна (МДД) – нейромышечное 
заболевание, которое развивается вследствие мутации гена, ко-
дирующего белок цитоскелета мышечных волокон дистрофин. 
У пациентов с МДД развивается прогрессирующее поврежде-
ние и дегенерация мышц, потеря способности самостоятельно 
передвигаться, респираторные нарушения и кардиомиопатии. 
Существующие в настоящее время методы лечения и ухода 
за больными носят паллиативный (симптоматический) характер, 
но и это значительно улучшило качество и продолжительность 
жизни больных. Цель исследования – охарактеризовать роль 
транскрипционного ядерного фактора NF- B в патогенезе МДД, 
эффективность существующих и разрабатываемых противовоспа-
лительных препаратов в отношении МДД, мишенью которых яв-
ляется NF- B. Обсуждаются современные достижения и перспек-
тивные направления патогенетической терапии МДД. В обзоре 
рассматриваются глюкокортикоиды, полиненасыщенные жирные 
кислоты и их модификации, биологически активные соединения 
лекарственных растений.
Ключевые слова: мышечная дистрофия Дюшенна, дистро-
фин, мишени лекарственных препаратов, ингибирование NF- B, 
глюкокортикоиды, полиненасыщенные жирные кислоты.

Введение

Мышечная дистрофия Дюшенна (МДД) это ней-
ромышечное заболевание из группы «дистрофино-
патий», сцепленное с  ‑хромосомой и наследуемое 
по рецессивному типу, в котором 30% случаев 
вызывается спонтанной мутацией. Распространен-
ность МДД составляет 1:3600–1:6000 мальчиков, 
рожденных живыми. Прогноз в отношении жизни 
неблагоприятный, летальный [1].

МДД развивается вследствие мутации гена, 
кодирующего белок дистрофин, что приводит к не-
достаточной выработке или полному отсутствию 
дистрофина – белка цитоскелета мышечных волокон, 
отвечающего за их прочность, стабильность, реге-
нерацию и функциональную активность. При МДД 
наблюдается прогрессирующее повреждение и де-
генерация мышц, что сопровождается мышечной 
слабостью, потерей мышечной массы, задержкой 
моторного развития или регрессом двигательных 
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Аbstract
Duchenne muscular dystrophy (DMD) is a progressive degenerative 
muscle disease due to mutations in the gene encoding cytoskeleton 
muscle protein dystrophin. As the patient ages, there is progressive 
muscle weakness, respiratory insufficiency, musculoskeletal 
deformities, and cardiomyopathy. The current methods of 
treatment and care for patients are symptomatic, hence this has 
also significantly improved the quality of life and survival. This 
review is devoted to the characterization of role of NF- B nuclear 
transcription factor in MDD pathogenesis, existing and developing 
anti-inflammatory targeted drugs inhibiting NF- B. The article 
discusses the current achievements and some promising directions of 
pathogenetic therapy of MDD. Review is devoted to glucocorticoids, 
polyunsaturated fatty acids, herbal biologically active compounds.
Keywords: Duchenne Muscular Dystrophy, dystrophin, development 
of targeted drugs, inhibition of NF- B, glucocorticoids, polyunsaturated 
fatty acids.

2 Рубрика



навыков, развитием респираторных нарушений, 
кардиомиопатий. Обездвиженность пациента и сла-
бость мышечного каркаса вызывают вторичный 
сколиоз, остеопороз и переломы костей, вывихи 
и контрактуры суставов. Клинические проявления 
со стороны скелетной мускулатуры и сердца могут 
различаться в каждом конкретном случае, но смерть, 
как правило, наступает из-за нарушения функции 
дыхания или работы сердца [2].

Существующая патогенетическая терапия МДД 
включает глюкокортикоиды (замедляет деградацию 
мышц), но их использование не влияет на смертель-
ный исход МДД и имеет много побочных эффектов 
[2]. Паллиативная помощь сочетает психосоциальное 
и медицинское сопровождение (симптоматический 
контроль, физическую терапию, ортопедическое ле-
чение, респираторную поддержку, в т. ч. аппаратами 
искусственной вентиляции легких, профилактику 
и лечение кардиомиопатий). Благодаря этим мерам 
качество жизни и ее продолжительность увеличились.

Крайне актуальна разработка лечения, воздей-
ствующего на генетические механизмы МДД. Па-
циенты определенных генетических подгрупп МДД 
уже начинают использовать подобную терапию 
(например, экзондис 51, аталурен). Общие недо-
статки методов генотерапии – избирательность их 
действия и ограниченность типа и спектра мутаций, 
в отношении которых они эффективны.

Разрабатываемые современные методы лечения 
больных МДД, независимо от подлежащей гене-
тической мутации, направлены на (1) снижение 
выраженности механизмов формирования дистро-
фического поражения мышечной ткани, (2) модули-
рование экспрессии утрофина и (3) восстановление 
экспрессии белка дистрофина. Среди первой группы 
стратегий – ингибирование воспаления, стимули-
рование роста и регенерации мышц, уменьшение 

фиброза и восстановление функций митохондрий.
Одно из наиболее актуальных и перспективных 

направлений первой группы – создание противо-
воспалительных препаратов‑ингибиторов NF- B 
для ранней предсимптомной патогенетической тера-
пии больных МДД сразу после постановки диагноза 
вне зависимости от типа генетической мутации, 
что позволяет в перспективе изменить траекторию 
развития данного заболевания.

Цель данной работы – осветить роль NF- B в па-
тогенезе МДД и представить данные научной и ме-
дицинской литературы в отношении существующих 
и разрабатываемых противовоспалительных препа-
ратов для лечения МДД, ингибирующих NF- B. В дан-
ной работе обсуждаются препараты, в отношении 
которых есть опубликованные данные клинических 
или доклинических исследований их эффективности 
для терапии МДД.

Молекулярный патогенез МДД

Несмотря на многочисленные исследования, па-
тогенез МДД недостаточно изучен, а терапия мало-
эффективна. На молекулярном и клеточном уровне 
дефицит дистрофина приводит к повреждению 
и разрывам мембран, «протеканию» Ca2+ каналов 
и нарушению внутриклеточного гомеостаза Ca2+, 
к сбою циклов дегенерации/регенерации, развитию 
хронического воспаления, и фиброза [3]. Внутрикле-
точный приток ионов Ca2+ усиливает образование 
реакционноспособного кислорода, приводящего 
к развитию окислительного стресса [4], что еще более 
усугубляет дисбаланс внутриклеточных ионов Ca2+, 
нарушает функционирование митохондрий и акти-
вирует ядерный фактор трансдукции NF- B (Nuclear 
Factor- B, ядерный фактор каппа бета) и TGF-  

Рис. 1. Роль активированного NF- B в патогенезе МДД [11].
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(Transforming Growth Factor beta, трансформирующий 
фактор роста бета), опосредующих развитие воспа-
ления. Воспалительный ответ развивается вслед-
ствие активации провоспалительного пути NF- B 
и повышения уровня интерферона гамма (IFN- ), 
фактора некроза опухоли альфа (Tumor Necrosis factor 
alpha, TNF- ), интерлейкина‑1 (IL‑1). Дистрофические 
мышцы инфильтрируются Т‑клетками, макрофага-
ми и нейтрофилами [5]. Таким образом, начальное 
повреждение мышечных волокон усугубляется так 
называемым вторым «хитом» заболевания – эндо-
генным хроническим воспалительным процессом. 
Иммунные клетки и цитокины вызывают дальней-
шее повреждение сарколеммы, что в результате 
приводит не к восстановлению мелких повреждений 
мембран, а к некрозу мышечных волокон. В конеч-
ном счете, развивается фиброз и тяжелая мышечная 
дисфункция [6, 7, 8] (рис. 1).

Транскрипционный ядерный 
фактор NF- B и основы 
противовоспалительной терапии 
при МДД

Транскрипционный ядерный фактор NF- B играет 
ведущую роль в патогенезе многих заболеваний, со-
провождающихся хроническими воспалительными 

процессами (МДД, рассеянный склероз, неспеци-
фический язвенный колит, атеросклероз, ревмато-
идный артрит, др.). [8]. Он экспрессируется во всех 
органах и тканях, участвуя в регуляции клеточного 
выживания, апоптоза, роста и дифференцировки. 
Сигнальный путь NF- B регулирует как физиологиче-
ские (дифференцировка, рост и обмен веществ), так 
и патологические (кахексия, атрофия и дистрофия) 
аспекты биологии скелетных мышц [9]. Он влияет 
на врожденные и адаптивные иммунные функции 
и служит основным медиатором воспалительного 
ответа (рис. 1) [10].

На mdx-модели мышей с МДД активация NF- B 
в скелетных мышцах была продемонстрирована еще 
до наступления их дистрофического повреждения 
[12]. Ингибирование процессов окислительного дис-
тресса, перекисного окисления липидов и активации 
NF- B у mdx-мышей значительно улучшало функ-
циональные, морфологические и биохимические 
параметры животных [10, 13, 14]. Активация NF- B 
в скелетных мышцах у больных МДД происходит 
с младенчества независимо от вида мутации [15]. 
Последствия этой активации представлены на рис. 2.

NF- B в клетках функционирует преимущественно 
как гетеродимер p65 и p50, в котором p65 содержит до-
мен трансактивации, а p50 участвует в распознавании 
NF- B специфичных элементов ДНК [16]. Активация 
NF- B приводит к транслокации транскрипционного 
фактора p50/p65 в ядро, с последующей регуляцией 

Рис. 2. Гены-мишени NF- B, вовлеченные в формирование и развитие воспалительного процесса. NF- B является индуцибельным транс-
крипционным фактором. После активации он, в свою очередь, активирует транскрипцию ряда генов и таким образом регулирует воспа-
ление. NF- B вызывает воспаление не только напрямую, увеличивая синтез воспалительных цитокинов, хемокинов и адгезинов, но также 
регулируя клеточную пролиферацию, апоптоз, морфогенез и дифференцировку [8].
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экспрессии генов, участвующих в воспалении (TNF
 и IL‑1 ), внеклеточного матрикса (MMP9), обеспе-

чивающего гомеостаз мышечного белка (Murf1), 
регенерации мышц (MyoD) [17]. Так как хроническая 
активация NF- B – ключевой фактор воспаления 
и дегенерации мышц при МДД [15], у пациентов по-
стоянно повышена активность NF- B в иммунных 
клетках и мышечных волокнах, особенно в скелетных 
мышцах при их механическом напряжении [13]. Этим 
частично объясняется непропорциональная мышеч-
ная дегенерация и фиброз при МДД (больше в мышцах 
задних поверхностей ног) [18, 19], хотя недостаток 
дистрофина имеется в каждой мышце. Напротив, 
бедренные и экстраокулярные мышцы относительно 
сохранны, так как механическая нагрузка и активация 
NF- B в них, по-видимому, меньше [18, 19].

У пациентов с МДД и животных с моделью МДД 
поражаются скелетная, сердечная и дыхательная 
мускулатура, что приводит к двигательным и ре-
спираторным нарушениям, развитию кардиоми-
опатии. Кардиомиопатия часто сопровождается 
аритмией, одной из причин которой, как показывают 
исследования на животных, является нарушение 
обмена кальция в кардиомиоцитах [20, 21] в резуль-
тате патологического действия NF- B, влияющего 
на экспрессию генов, регулирующих обмен кальция 
и сердечную функцию [9].

Необходимый уровень ингибирования NF- B, 
при котором будет наблюдаться клинический эффект 
у пациентов с МДД, в настоящее время неизвестен. 
У mdx-мышей блокирование одной аллели субъе-
диницы p65 NF- B (то есть уменьшение количества 
NF- B на 50%) значительно снижало выраженность 
патологического процесса. Данный факт свидетель-
ствует о том, что даже частичное ингибирование 
NF- B может быть клинически значимым для улуч-
шения состояния и функционирования мышц [22].

Эти результаты легли в основу разработки па-
тогенетической противовоспалительной терапии 
МДД. Разработка линейки лекарственных препа-
ратов данной группы в настоящее время подходит 
к завершающей стадии клинических исследований. 
На данном этапе особую значимость приобретает 
учет возрастной динамики экспрессии NF- B, как ми-
шени для терапии у пациентов МДД.

Исследования показали, что у детей с МДД наи-
больший процент некроза мышечной ткани выявля-
ется в течение первых 4 лет жизни со статистически 
значимой отрицательной корреляцией с возрастом. 
Число положительных NF- B волокон и ДНК-свя-
зывающей активности NF- B являются высокими 
в течение первых двух лет жизни и также статисти-
чески значимо снижаются с возрастом [5]. Учитывая, 
что активность NF- B повышена уже у новорожден-
ных, максимальна в первые годы жизни, а к 10 годам 
почти не выявляется [15], терапия ингибиторами 
NF- B наиболее перспективна в самом раннем воз-
расте сразу после постановки диагноза.

Глюкокортикоиды

В настоящее время глюкокортикоиды (преднизон, 
дефлазакорт) являются единственной рекомендован-
ной фармакотерапией для пациентов с МДД [2]. Тера-
певтический эффект глюкокортикоидов связывают с их 
противовоспалительным действием за счет инактива-
ции NF- B в цитоплазме клеток путем взаимодействия 
с ядерными рецепторами, с последующим увеличением 
экспрессии I B  [23, 24]. Показано, что внутривенное 
введение гидрокортизона здоровому человеку уве-
личивает уровень I B  и уменьшает транслокацию 
NF- B в ядра периферических моноцитов и связы-
вание с ДНК [25]. К сожалению, длительный прием 
рекомендованных глюкокортикоидов, наряду с про-
тивовоспалительным действием, вызывает развитие 
серьезных побочных эффектов со стороны различных 
органов и систем (замедление роста, задержка поло-
вого развития, ожирение, изменения в поведении, 
гипертензия, гипергликемия, остеопороз, переломы, 
подавление функций надпочечников, катаракта и др.) 
[26]. Кроме того, сами глюкокортикоиды индуцируют 
атрофию мышц путем активации экспрессии гена 
Murf1, задействованного в протеасомной деградации 
белков скелетных мышц, а также путем ингибирования 
экспрессии гена MyoD, необходимого для регенерации 
и формирования скелетных мышц. Это приводит 
к развитию хронической миопатии, трудно отличимой 
от исходной мышечной дистрофии [17].

При назначении глюкокортикоидной терапии 
приходится также учитывать возможность вариа-
бельности клинического ответа и разной перено-
симости препаратов больными [27], в основе чего 
лежит генетический полиморфизм, влияющий на эф-
фективность лечения и степень развития побочных 
эффектов. Выявлено, что в регуляции чувствитель-
ности к глюкокортикоидам у некоторых пациентов 
с МДД задействован полиморфизм внутриклеточного 
глюкокортикоидного рецептора (GRL) с вовлечением 
аминокислоты в позиции 363 (N363) [28, 29].

Побочные эффекты рекомендованных к примене-
нию глюкокортикоидов приводят к отказу от их назна-
чения или прекращению их использования у примерно 
половины пациентов с МДД в США и ​​Европе [30, 31]. 
Разработка новых глюкокортикоидов ориентирована 
на снижение их побочных эффектов. Heier [32] с соав-
торами предложили новый пероральный глюкокор-
тикоидный препарат, VBP15 (Ваморолон), 9,11 мо-
дификацию преднизона, что сохраняет возможность 
его связывания с глюкокортикоидными рецепторами, 
но препятствует их димеризации, обеспечивая таким 
образом выраженные противовоспалительные свой-
ства (ингибирование NF- B) и большую безопасность 
в сравнении с преднизоном и дефлазакортом. Авторы 
показали, что VBP15, в отличие от преднизона и деф-
лазакорта, имеет свойства антагониста минералокор-
тикоидных рецепторов, как эплеренон (используется 
в кардиотерапии МДД) [33, 34] (рис. 3).
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тип действия

GR-зависимые
NF- B Противовоспалительный Противовоспалительный Противовоспалительный Неактивный/слабый

GRE Активация Активация Неактивный/слабый Неактивный/слабый

MR-прямые MRE Активация Неактивный/слабый Антагонист Антагонист

ОО

О

О

В исследованиях in vitro на мышиной модели 
МДД VBP15 защищал и стимулировал репарацию 
клеток скелетных мышц, а также ослаблял патоло-
гический фенотип заболевания [32]. В дополнение 
к ингибированию NF- B он стабилизовал клеточные 
мембраны в противоположность дестабилизирую-
щему действию преднизолона [32, 35].

VBP15 в настоящее время находится в третьей 
стадии клинических исследований, он продемон-
стрировал безопасность и хорошую переносимость 
даже в высоких дозах. Выявлено, что побочные эф-
фекты (резистентность к инсулину, костная резор-
бция, супрессия надпочечников) развиваются реже 
и менее выражены, чем у других глюкокортикоидов. 
Противовоспалительный эффект и стабилизация 
плазматических мембран клинически проявлялись 
дозозависимым снижением активности сывороточ-
ной креатинкиназы.

Если VBP15 как новое химическое соединение 
с расширенным профилем терапевтических и сни-
женным профилем побочных эффектов подтвердит 
результаты предыдущих клинических и доклини-
ческих исследований, лечение больных МДД можно 
будет начинать на более ранних, чем в настоящее 
время, стадиях болезни. Возможно, даже с рождения. 
Это лечение будет иметь не паллиативный, а пато-
генетический характер с возможностью изменения 
траектории заболевания и качества жизни больных. 
Подтвержденная эффективность и безопасность 

VBP15 может послужить серьезным основанием 
для изменения диагностики и прогноза заболева-
ния, а также внедрения неонатального скрининга 
мальчиков на наличие МДД.

Омега‑3‑полиненасыщенные 
жирные кислоты и их химические 
модификации

В качестве еще одного лекарственного препарата, 
изменяющего течение МДД, предлагается другой 
ингибитор NF- B – бифункциональная молекула, 
в которой ковалентно связаны салициловая кислота 
и докозагексаеновая кислота (коньюгат). Препарат 
замедляет прогрессирование МДД, предлагается раз-
работчиками в качестве монотерапии (для перораль-
ного применения) или в комбинации с генотерапией 
и клеточной терапией. Коньюгат ингибирует активи-
рованный NF- B при внутриклеточном расщеплении 
молекулы до биоактивных компонентов [14, 15, 36, 37].

В доклинических исследованиях ранее было 
показано, что салициловая кислота предотвращает 
опосредованную NF- B атрофию мышц и уменьшает 
катаболизм белка в мышцах [38, 39, 40]. Однако ее 
токсичность в дозах, необходимых для ингибирова-
ния NF- B, исключала возможность клинического ис-
пользования для этой цели как монопрепарата. [41].

Рис. 3. Сводные данные о профилях активности исследуемых препаратов в отношении их воздействия на NF- B (ядерный фактор- B), GRE 
(эффекты, опосредуемые через глюкокортикоидные рецепторы) и MRE (эффекты, опосредуемые через минералокортикоидные рецепторы) [33, 34].
Лекарственный эффект в сравнении с преднизоном:  – положительный;  – отрицательный.

Рис. 4. Предполагаемый молекулярный ме-
ханизм защиты сердечной мышечной ткани 
омега‑3‑ПНЖК [42], которые модулируют 
свойства клеточной мембраны при их вклю-
чении в фосфолипидный бислой и контро-
лируют мембранные ионные каналы. Кроме 
того, омега‑3‑ПНЖК оказывают противо-
воспалительный и противофиброзный эф-
фекты, меняя трансдукцию сигнальных пу-
тей NF- B, NLRP3 инфламмасомы, PPARa/g, 
GPR120 и TGF- .

EPA – эйкозапентаеновая кислота; 
DHA – докозагексаеновая кислота; 
NF- B – ядерный фактор- B; 
NLRP3 – семейство NOD-подобных рецепто-
ров с пуриновым доменом 3; 
PPARa/g – рецептор, активируемый увеличе-
нием пероксисом a/g; 
GPR120 – G‑рецептор, связанный с белком 120;
TGF-  – трансформирующий фактор роста- .

Цитоплазма

Ядро

PLA2 EPA

EPA

DHA

DHA

PPARs

Smad2/3

Smad4

NLRP3

Инфламосома

GPCR (GPR 120)FA transporter

NF- B TGF-β sig naling

Ядерные  
рецепторы

Ионные каналы 
(Na, L-type Ca канал

Текучесть  
мембраны

I -

ОН
ОННО

О

О
ОН
ОН

О

ОПреднизолон Ваморолон ЭплеренонДефлазакорт
НО

О

О

O

N O
O

О

О

6



Кардиопротекторные свойства второго компонен-
та конъюгата – омега‑3‑полиненасыщенных жирных 
кислот (ПНЖК), таких как эйкозапентаеновая кис-
лота и докозагексаеновая кислота, известны давно. 
Результаты крупномасштабных рандомизирован-
ных клинических исследований показали, что ди-
етическое потребление омега‑3 ПНЖК улучшает 
прогноз пациентов с сердечной недостаточностью 
и инфарктом миокарда. Механизмы, лежащие в ос-
нове кардиопротекторного действия омега‑3‑ПНЖК 
до конца неизвестны, но клинический эффект до-
казан (рис. 4) [42].

Установлено, что омега‑3‑ПНЖК включаются 
в фосфолипидный бислой клеточных мембран, 
влияют на их текучесть, формирование липидных 
микродоменов и трансмембранную передачу сигна-
лов. Они также модулируют функции мембранных 
ионных каналов, таких как каналы Na+ и Ca 2+ L‑типа, 
предотвращая фатальные аритмии. Омега‑3‑ПНЖК 
препятствуют превращению арахидоновой кислоты 
в провоспалительные эйкозаноиды. Кроме того, 
ряд ферментативно окисленных метаболитов, по-
лученных из омега‑3‑ПНЖК, идентифицированы 
как противовоспалительные ингибиторы NF- B 
и TGF- , способные потенцировать благоприятные 
эффекты самих омега‑3‑ПНЖК в отношении сердеч-
но-сосудистых заболеваний [42].

По данным разработчиков, бифункциональная 
молекула демонстрирует бóльшую эффективность, 
чем его отдельные компоненты, предположительно 
из-за одновременной внутриклеточной достав-
ки салицилата и докозагексаеновой кислоты [36] 
(рис. 5). [36].

На МДД-модели золотистых ретриверов показа-
но, что бифункциональная молекула существенно 
снижала p65‑зависимые воспалительные реакции 
NF- B и активность провоспалительных генов, 

модулируемых р65 [43]. Длительное применение 
коньюгата меняло течение заболевания: происхо-
дило снижение усталости скелетных мышц после 
повторных сокращений и увеличение массы ске-
летной мускулатуры [43]. В другом доклиническом 
исследовании отмечено уменьшение воспаления 
и фиброза, что сопровождалось усилением вынос-
ливости животных к физическим нагрузкам, улуч-
шением функционирования диафрагмы, снижением 
фиброза сердечной мышцы [42, 44].

По результатам второй фазы клинических ис-
следований у мальчиков с МДД в возрасте 4–7 лет 
без стероидной терапии, течение болезни, биохими-
ческие показатели крови и функциональные тесты 
у принимавших коньюгат отличались от контроля 
и от возрастных стандартов заболевания. Отмечено 
статистически значимое уменьшение уровня мы-
шечных ферментов‑маркеров МДД (АЛТ, АСТ, ЛДГ, 
КФК, С‑реактивного белка); существенное улучшение 
состояния мышц нижних конечностей – по данным 
МРТ [15, 36]. В ходе клинических исследований сни-
жалась тахикардия как проявление сердечной недо-
статочности до нормальных возрастных значений. 
Серьезных побочных эффектов не отмечено [15, 42].

Коньюгат также позиционируется разработчи-
ками в качестве патогенетической противовоспа-
лительной терапии больных МДД вне зависимости 
от подлежащей генетической мутации. При под-
тверждении эффективности в клинических иссле-
дованиях третьей фазы он может использоваться 
сразу после постановки диагноза, потенцируя эффек-
тивность генотерапии, где успешность применения 
ряда генных препаратов зависит от выраженности 
воспаления в мышцах [44]. В настоящее время идет 
третья фаза клинических исследований.

Биологически активные 
соединения лекарственных 
растений

Бициклический дитерпеноидный лактон, явля-
ется основным компонентом растения Andrographis 
paniculata, произрастающего в Юго-Восточной Азии, 
и используется в официальной китайской и индий-
ской аюрведической медицине на протяжении мно-
гих лет. Традиционно он применяется для лечения 
ряда инфекционных заболеваний с минимальными 
побочными эффектами или без них. Отмечается его 
высокая эффективность в регулировании иммунного 
ответа, противовоспалительные свойства. Он эффек-
тивно подавляет развитие фиброза при хронических 
заболеваниях печени и почек [16, 45]. Механизм его 
действия реализуется путем ковалентного связы-
вания с остатком цистеина субъединицы р50 NF- B, 
в результате чего блокируется связывание NF- B 
с белками клеточного ядра [16].

Рис. 5. Синергидность действия компонентов бифункциональной 
молекулы [36].
DHA – докозагексаеновая кислота;
NF- B – ядерный фактор- B;
FAAH – гидролаза амидов жирных кислот – ГАЖК.
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Лечение мышей mdx-модели МДД данным рас-
тительным препаратом уменьшало количество 
внутриядерного NF- B, снижало его активность 
в скелетных мышцах, уменьшало аккумуляцию фи-
брозных белков, увеличивало силу и выносливость 
животных, существенно повышало эффективность 
клеточной терапии [45]. Сравнение эффективности 
трехмесячной терапии преднизолоном с терапией 
данным растительным препаратом у mdx-мышей 
показало одинаковое улучшение гистологических по-
казателей в виде уменьшения содержания коллагена 
в мышечных волокнах [45]. Результаты доклиниче-
ских исследований этого растительного препарата 
показали его терапевтический эффект при МДД. Если 
дальнейшие клинические исследования подтвердят 
его эффективность, данный препарат сможет расши-
рить линейку применяемых противовоспалительных 
и противофиброзных препаратов для терапии МДД.

Выводы
Изучение молекулярно-генетических механизмов 

развития МДД улучшило не только понимание про-
цессов, лежащих в развитии данного заболевания, 
но и дало толчок к поиску терапевтических мише-
ней и разработке различных стратегий его лечения. 
Патогенетическая противовоспалительная терапия 
мышечной дистрофии Дюшенна ингибиторами 
NF- B обещает быть эффективной в качестве моно- 
и комбинированной терапии при многочисленных 
патофизиологических последствиях нарушения син-
теза дистрофина в мышечных клетках. Ожидается, 
что данная группа препаратов сможет использовать-
ся всеми пациентами с МДД независимо от типа ге-
нетической мутации с минимумом или отсутствием 
побочных эффектов. Химически модифицированные 
глюкокортикоиды и омега‑3 ПНЖК демонстриру-
ют в клинических испытаниях многообещающие 
результаты. Перспектива появления линейки эф-
фективных и безопасных противовоспалительных 
лекарств в горизонте 3–5 лет – реальное основание 
для пересмотра диагностики заболевания и введения 
неонатального скрининга, возможности раннего 
начала терапии. Это позволяет надеяться на то, 
что в ближайшем будущем улучшится качество 
и прогноз жизни больных с МДД.
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