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Ãëþêîêîðòèêîñòåðîèäû (ÃÊÑ) – çîëîòîé ñòàíäàðò ñîâðåìåííîãî êîìïëåêñíîãî ïàòîãåíåòè-
÷åñêîãî ëå÷åíèÿ ïðîãðåññèðóþùåé ìûøå÷íîé äèñòðîôèè Äþøåííà (ÌÄÄ). Äåéñòâèå ÃÊÑ 
ïðè ÌÄÄ ðåàëèçóåòñÿ ïóòåì ñíèæåíèÿ âîñïàëèòåëüíûõ ïðîöåññîâ è íåêðîçà â ìûøöàõ, 
ìîäóëÿöèè èõ ðåãåíåðàöèè è ýíåðãåòè÷åñêîãî îáìåíà, çàìåäëåíèÿ ðàçâèòèÿ êàðäèîìèîïàòèè 
è äûõàòåëüíîé íåäîñòàòî÷íîñòè. Ðåçóëüòàòîì äëèòåëüíîãî ïðèìåíåíèÿ ñòåðîèäíîé òåðàïèè 
ïðè ÌÄÄ ÿâëÿþòñÿ çàìåäëåíèå ñêîðîñòè ïðîãðåññèðîâàíèÿ çàáîëåâàíèÿ, ïðîäëåíèå ñïîñîá-
íîñòè äåòåé õîäèòü íà íåñêîëüêî ëåò, ïîâûøåíèå èõ ïðîäîëæèòåëüíîñòè æèçíè. Íàðÿäó ñ 
ïîëîæèòåëüíûìè ýôôåêòàìè îò äëèòåëüíîé ñòåðîèäíîé òåðàïèè íàáëþäàþòñÿ ìíîãî÷èñëåí-
íûå ïîáî÷íûå ýôôåêòû, îãðàíè÷èâàþùèå åå ïðèìåíåíèå. Ïîÿâëåíèå âàìîðîëîíà – õèìè÷å-
ñêîé ìîäèôèêàöèè ïðèìåíÿåìûõ  â  íàñòîÿùåå âðåìÿ ñòåðîèäíûõ ïðåïàðàòîâ (ïðåäíèçîí, 
ïðåäíèçîëîí, äåôëàçàêîðò) ñ äîñòîâåðíî óëó÷øåííûì ñîîòíîøåíèåì ïîëüçà/âðåä, îäîáðåí-
íîãî ìåæäóíàðîäíûìè ðåãóëÿòîðíûìè îðãàíèçàöèÿìè ÑØÀ, ÅÑ, Âåëèêîáðèòàíèè, Êèòàÿ, 
áåçóñëîâíî, ñîçäàåò ïðåäïîñûëêè è  ïåðñïåêòèâó áîëåå äîáðîêà÷åñòâåííîãî òå÷åíèÿ ÌÄÄ ïðè 
èñïîëüçîâàíèè åãî â ñîñòàâå êîìïëåêñíîé òåðàïèè, âîçìîæíîñòè êîððåêöèè òàêèõ îñëîæ-
íåíèé, êàê  îñòåîïîðîç, óìåíüøåíèå ñêîðîñòè ðîñòà äåòåé âïëîòü äî ïîëíîé ìíîãîëåòíåé 
îñòàíîâêè ðîñòà, îòñóòñòâèå ïîëîâîãî ðàçâèòèÿ.

jãĊćË"/Ë “ã%"=: ïðîãðåññèðóþùàÿ ìûøå÷íàÿ äèñòðîôèÿ Äþøåííà, äèñòðîôèí, ãëþêîêîðòè-
êîñòåðîèäû, ïðåäíèçîí,  ïðåäíèçîëîí, äåôëàçàêîðò, âàìîðîëîí.

0,2.: Ò.À. Ãðåìÿêîâà, Î.È. Ãðåìÿêîâà, À.È. Ãðåìÿêîâ, Ñ.Á. Àðòåìüåâà, Ä.Â. Âëîäàâåö, Ë.Ì. Êó-
çåíêîâà, Ñ.Â. Ìèõàéëîâà, Å.Å. Ïåòðÿéêèíà, Å.Ë. Óñà÷åâà, À.Ã. Ðóìÿíöåâ, Ñ.È. Êóöåâ, 
À.Â. Ïîëÿêîâ, Ñ.Â. Âîðîíèí, Â.Ì. Ñóñëîâ, À.À. Ñòåïàíîâ, Ã.Å. Ñàêáàåâà, Å.Â. Øð¸äåð, Å.Â. Çè-
íèíà, Ì.Þ. Êîìàðîâà, Í.Ñ. Ñìèðíîâà. Ïàòîãåíåòè÷åñêàÿ òåðàïèÿ ïðîãðåññèðóþùåé ìûøå÷-
íîé äèñòðîôèè Äþøåííà ãëþêîêîðòèêîñòåðîèäíûìè ïðåïàðàòàìè ñèñòåìíîãî äåéñòâèÿ: 
ÌÍÍ âàìîðîëîí. Ïåäèàòðèÿ èì. Ã.Í. Ñïåðàíñêîãî. 2025; 104 (3): 8–24. DOI: 



112

Ï
Å
Ä

È
À

Ò
Ð
È

ß
/
2
0
2
5
/
Ò
î
ì

 1
0
4
/
¹

 3

Ìåäèöèíñêàÿ ïîìîùü äåòÿì ñ ïðîãðåññèðó-
þùåé ìûøå÷íîé äèñòðîôèåé Äþøåííà (ÌÄÄ) 
íàïðàâëåíà íà çàìåäëåíèå ïðîãðåññèðîâàíèÿ 
çàáîëåâàíèÿ, ñîõðàíåíèå ñïîñîáíîñòè äåòåé 
ïåðåäâèãàòüñÿ ñàìîñòîÿòåëüíî, ïðåäóïðåæäå-
íèå ôîðìèðîâàíèÿ íåîáÿçàòåëüíûõ äëÿ äàííîãî 
çàáîëåâàíèÿ èíâàëèäèçèðóþùèõ îñëîæíåíèé. 
Ñ âíåäðåíèåì â ïðàêòèêó òåðàïèè ãëþêîêîðòè-
êîñòåðîèäàìè (ÃÊÑ), ôèçè÷åñêîé òåðàïèè è ðåà-
áèëèòàöèè, êàðäèîïðåâåíöèè è êàðäèîòåðàïèè, 
ðåñïèðàòîðíîé ïîääåðæêè ïðîäîëæèòåëüíîñòü 
æèçíè áîëüíûõ óâåëè÷èëàñü íà 10–15 ëåò, åå 
ñðåäíåå çíà÷åíèå ïðèáëèæàåòñÿ â íàñòîÿùåå 
âðåìÿ ê 30 ãîäàì. Ïðèìåíåíèå ÃÊÑ – çîëîòîé 
ñòàíäàðò ñîâðåìåííîãî êîìïëåêñíîãî ïàòîãåíå-
òè÷åñêîãî ëå÷åíèÿ ÌÄÄ [1–5]. 

Ñòåðîèäíûå ãîðìîíû èãðàþò âàæíóþ ðîëü 
â øèðîêîì ñïåêòðå ôèçèîëîãè÷åñêèõ ôóíêöèé 
îðãàíèçìà, âêëþ÷àÿ ðîñò, ðàçâèòèå, ýíåðãå-
òè÷åñêèé îáìåí, ãîìåîñòàç è ðåïðîäóêöèþ.  
Ýêñïåðèìåíòàëüíûå äàííûå ïîäòâåðæäàþò 
ïëåéîòðîïíûå ìåõàíèçìû äåéñòâèÿ ÃÊÑ íà 
äèñòðîôè÷åñêèå ìûøöû [6].

Ïàòîãåíåòè÷åñêèå ìåõàíèçìû ÃÊÑ ïðè ÌÄÄ 
ðåàëèçóþòñÿ ðàçëè÷íûìè ïóòÿìè [2, 6–10].

o!%2,"%"%“C=ã,2Ëãĉ…%Ë ąËL“2",Ë. 
Îñíîâíàÿ ìèøåíü ÃÊÑ ïðè ÌÄÄ – õðîíè÷åñêîå 
íåïðåêðàùàþùååñÿ âîñïàëåíèå è ðàçðóøåíèå 
ìûøå÷íûõ âîëîêîí, ãäå èç-çà äåôèöèòà äèñòðî-
ôèíà ïîñòîÿííî ïðîèñõîäèò ìèêðîïîâðåæäåíèå 
ñàðêîëåììû ñ èíôèëüòðàöèåé ìûøö âîñïàëè-
òåëüíûìè êëåòêàìè è àêòèâàöèåé èììóííî-

Keywords: 

For citation: Pediatria n.a. G.N. Speransky. 2025; 104 (3): 8–24. DOI: 
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ãî îòâåòà. Ïîäàâëåíèå âîñïàëåíèÿ óìåíüøàåò 
íåêðîç ìûøå÷íûõ êëåòîê è çàìåäëÿåò èõ 
ãèáåëü.

q…,›Ë…,Ë “*%!%“2, =C%C2%ƒ= , …Ë*!%ƒ= 
ä/ĈËć…/. *ãË2%*. ÃÊÑ óìåíüøàþò àïîïòîç 
è íåêðîç ìèîôèáðèëë, ÷òî ïîçâîëÿåò äîëüøå 
ñîõðàíÿòü ìûøå÷íóþ ìàññó è ôóíêöèþ.

l%ą3ã Ć,  *ãË2%ć…%Ą% %2"Ë2= , !ËĄË…Ë-
!=Ć,  ä/ĈĆ. ÃÊÑ óñèëèâàþò ïðîëèôåðàöèþ 
ìèîãåííûõ ñòâîëîâûõ êëåòîê-ïðåäøåñòâåííè-
êîâ (ìèîáëàñòîâ), ÷òî ñïîñîáñòâóåò ðåãåíåðàöèè 
è ðîñòó ìûøö. Ýòî ÷àñòè÷íî êîìïåíñèðóåò 
ïîòåðþ ìûøå÷íûõ âîëîêîí èç-çà äèñòðîôèè.

bã, …,Ë …= .*“C!Ë““,Ċ ĄË…%". ÃÊÑ ñïî-
ñîáíû èçìåíÿòü òðàíñêðèïöèþ ãåíîâ, ÷òî ïðè-
âîäèò ê ïîâûøåíèþ ýêñïðåññèè äèñòðîôèíà 
(åñëè îñòàòî÷íàÿ ôóíêöèÿ ãåíà ñîõðàíåíà) èëè 
óâåëè÷åíèþ ñèíòåçà ñèíåðãåòè÷åñêèõ ìîëåêóë 
(íàïðèìåð, ìûøå÷íûõ ãëèêîïðîòåèíîâ), êîòî-
ðûå ÷àñòè÷íî áåðóò íà ñåáÿ ôóíêöèþ äèñòðîôè-
íà è ñòàáèëèçèðóþò ñàðêîëåììó.

rã3ćĈË…,Ë .…Ë!ĄË2,ćË“*%Ą% %KäË…=. Ïîâû-
øåíèå óðîâíåé ìåòàáîëè÷åñêèõ ìàðêåðîâ 
ìûøå÷íîé ýíåðãèè, äâèãàòåëüíîé àêòèâíîñòè, 
ñíèæåíèå ÷óâñòâà óñòàëîñòè ïðè ÌÄÄ. 

o%"/ĈË…,Ë “,ã/ , “%*!=2,ä%“2, ä/ĈĆ. 
q%.!=…Ë…,Ë ą",Ą=2Ëãĉ…/. -3…*Ć,L. Çà ñ÷åò 
âñåõ âûøåóêàçàííûõ ýôôåêòîâ ÃÊÑ óëó÷øàþò 
ìîòîðíûå ôóíêöèè â ðàííåì âîçðàñòå, ñîõðà-
íÿþò èõ â áîëåå ïðîäâèíóòûõ ñòàäèÿõ ÌÄÄ, 
ñíèæàþò ðèñê îðòîïåäè÷åñêèõ îñëîæíåíèé, 
óìåíüøàþò ÷àñòîòó ðàçâèòèÿ èíâàëèäèçèðó-
þùåãî ñêîëèîçà, óâåëè÷èâàþò ïðîäîëæèòåëü-
íîñòü æèçíè ïàöèåíòîâ.

g=äËąãË…,Ë !=ƒ",2,  *=!ą,%ä,%C=2,, – 
êàðäèîïðåâåíöèÿ âìåñòå ñî ñòåðîèäíîé òåðàïè-
åé ìàêñèìàëüíî çàìåäëÿþò ðàçâèòèå ëåâîæåëó-
äî÷êîâîé íåäîñòàòî÷íîñòè.

q%.!=…Ë…,Ë ą/.=2Ëãĉ…%L -3…*Ć,, – ïðî-
äîëæèòåëüíîå èñïîëüçîâàíèå ÃÊÑ ïîñëå ïîòåðè 
ñïîñîáíîñòè õîäèòü çàìåäëÿåò ñíèæåíèå ôóíê-
öèè ëåãêèõ ó ìàëü÷èêîâ ñ ÌÄÄ è îòêëàäûâàåò 
íà áîëåå ïîçäíèå ãîäû íåîáõîäèìîñòü èñïîëüçî-
âàíèÿ ðåñïèðàòîðíîé ïîääåðæêè.

l%ãË*3ã !…/Ë =“CË*2/. ÃÊÑ âçàèìîäåé-
ñòâóþò ñ ÃÊÑ-ðåöåïòîðàìè (GR), êîòîðûå ðåãó-
ëèðóþò ýêñïðåññèþ ãåíîâ, ñâÿçàííûõ ñ âîñïàëå-
íèåì, àïîïòîçîì è ðåãåíåðàöèåé ìûøö [6, 9, 10].

Íàðÿäó ñ ïîëîæèòåëüíûìè ýôôåêòàìè ïðè-
ìåíÿåìûõ â íàñòîÿùåå âðåìÿ ÃÊÑ ïðè ÌÄÄ 
(ïðåäíèçîëîí, äåôëàçàêîðò), ó íèõ èìåþòñÿ 
ñåðüåçíûå ïîáî÷íûå ýôôåêòû, îãðàíè÷èâàþùèå 
ïðèìåíåíèå, òàêèå êàê îòðèöàòåëüíîå âëèÿíèå 
íà êîñòíóþ ñèñòåìó è ðîñò äåòåé [1–11]. Ó ìíî-
ãèõ ïàöèåíòîâ îòìå÷àåòñÿ çàìåäëåíèå âïëîòü 
äî ïîëíîé îñòàíîâêè ðîñòà è  ïîëîâîãî ñîçðå-
âàíèÿ. Åùå îäíèì íåìàëîâàæíûì íåæåëàòåëü-
íûì ýôôåêòîì ÃÊÑ ÿâëÿåòñÿ ðàçâèòèå ñòåðîèä-
íîãî ñèíäðîìà Èöåíêî–Êóøèíãà, ÷òî ïðèâîäèò 
ê îñëîæíåííîìó òå÷åíèþ ÌÄÄ, áîëåå áûñòðîìó 
ïðîãðåññèðîâàíèþ çàáîëåâàíèÿ è ðàííåé ïîòå-
ðå àìáóëàòîðíîñòè. Âàæíî èìåòü â âèäó, ÷òî 

â ñëó÷àå ïîëó÷åíèÿ ðåáåíêîì ãåííîé òåðàïèè, 
óâåëè÷åíèå âåñà âåäåò ê óäîðîæàíèþ ëå÷åíèÿ, 
òàê êàê äîçà ãåííûõ ïðåïàðàòîâ ðàññ÷èòûâàåò-
ñÿ íà àêòóàëüíûé âåñ ðåáåíêà [12–16]. 

Âàìîðîëîí (VBP15) — ÃÊÑ, ðàçðàáîòàí-
íûé è ðåêîìåíäîâàííûé êîìïàíèåé Santhera 
Pharmaceuticals äëÿ ëå÷åíèÿ ÌÄÄ. Santhera 
Pharmaceuticals — øâåéöàðñêàÿ ñïåöèàëèçè-
ðîâàííàÿ ôàðìàöåâòè÷åñêàÿ êîìïàíèÿ, çàíè-
ìàþùàÿñÿ ðàçðàáîòêîé è êîììåðöèàëèçàöèåé 
èííîâàöèîííûõ ëåêàðñòâåííûõ ñðåäñòâ äëÿ 
óäîâëåòâîðåíèÿ ïîòðåáíîñòåé ïàöèåíòîâ, ñòðà-
äàþùèõ ðåäêèìè è äðóãèìè çàáîëåâàíèÿìè ñ 
âûñîêèì óðîâíåì íåóäîâëåòâîðåííûõ ìåäèöèí-
ñêèõ ïîòðåáíîñòåé. Êîìïàíèÿ ñîñðåäîòî÷åíà íà 
ðàçðàáîòêå ìåòîäîâ ëå÷åíèÿ íåðâíî-ìûøå÷íûõ 
çàáîëåâàíèé, äëÿ êîòîðûõ â íàñòîÿùåå âðåìÿ 
îãðàíè÷åíû òåðàïåâòè÷åñêèå âîçìîæíîñòè, 
òàêèõ êàê ÌÄÄ.

Âàìîðîëîí îäîáðåí ïàöèåíòàì îò 4 ëåò (â 
ÑØÀ îò 2 ëåò) âåäóùèìè ìèðîâûìè ðåãóëÿòîð-
íûìè îðãàíèçàöèÿìè: Óïðàâëåíèå ïî ñàíèòàð-
íîìó íàäçîðó çà êà÷åñòâîì ïèùåâûõ ïðîäóê-
òîâ è ìåäèêàìåíòîâ (FDA) (îêòÿáðü 2023 ã.), 
Åâðîïåéñêîå ìåäèöèíñêîå àãåíòñòâî (EMA) 
(äåêàáðü 2023 ã.), National Institute for Health 
and Care Excellence (NICE), Âåëèêîáðèòàíèÿ 
(2024) è National Medical Products Administration 
(NMPA), Êèòàé (2024) [17].

Âàìîðîëîí îáëàäàåò ðÿäîì óíèêàëüíûõ è 
ïðåâîñõîäÿùèõ â ñâîåé áåçîïàñíîñòè èçâåñòíûå 
ÃÊÑ-ïðåïàðàòû êà÷åñòâ, òàêèõ êàê èíãèáèðî-
âàíèå NF-κB, ñòàáèëèçàöèÿ ìåìáðàí ìûøå÷-
íûõ êëåòîê è âûñîêàÿ ñïåöèôè÷íîñòü ê ÃÊÑ-
ðåöåïòîðàì [10, 18]. Îí îòíîñèòñÿ ê ãðóïïå 
äèññîöèàòèâíûõ ñòåðîèäîâ, â êîòîðûõ äîñòè-
ãàåòñÿ ðàçäåëåíèå òåðàïåâòè÷åñêèõ è ïîáî÷-
íûõ ýôôåêòîâ. Ïî õèìè÷åñêîé è 3D ñòðóêòóðå 
âàìîðîëîí áëèçîê ê èñïîëüçóåìûì ÃÊÑ, íî â 
ãîðàçäî ìåíüøåé ñòåïåíè ñòèìóëèðóåò ïðîâîñ-
ïàëèòåëüíûé îòâåò ïðè ñâÿçûâàíèè ñ ÿäåðíû-
ìè ÃÊÑ-ðåöåïòîðàìè. Êëþ÷åâûå èçìåíåíèÿ â 
ñðàâíåíèè ñ ìîëåêóëîé ïðåäíèçîëîíà – ñîçäà-
íèå äâîéíîé ñâÿçè 9, 11 â ñêåëåòå ìîëåêóëû, 
çà ñ÷åò ýòîãî ñîåäèíåíèå ñâÿçûâàåòñÿ ñ ÃÊÑ-
ðåöåïòîðàìè, íî ñâÿçü ïðåïÿòñòâóåò îáðàçîâà-
íèþ èõ äèìåðîâ, îïîñðåäóþùèõ òðàíñêðèïöèþ 
ïðîâîñïàëèòåëüíûõ ãåíîâ-ìèøåíåé. Ïîêàçàíî, 
÷òî âàìîðîëîí îáëàäàåò ñïîñîáíîñòüþ ñòàáèëè-
çèðîâàòü ìåìáðàíû [10, 18].

Ýôôåêòèâíîñòü âàìîðîëîíà äëÿ ëå÷å-
íèÿ ÌÄÄ îöåíèâàëè â ìíîãîöåíòðîâîì ðàí-
äîìèçèðîâàííîì äâîéíîì ñëåïîì ïëàöåáî- è 
àêòèâíî-êîíòðîëèðóåìîì ìíîãîíàöèîíàëüíîì 
24-íåäåëüíîì èññëåäîâàíèè â ïàðàëëåëüíûõ 
ãðóïïàõ (NCT03439670). Ïåðâè÷íûå êîíå÷íûå 
òî÷êè (ñêîðîñòü ïîäúåìà ñ ïîëà èç ïîëîæåíèÿ 
ëåæà íà ñïèíå TTSTAND) è êëþ÷åâûå âòîðè÷-
íûå êîíå÷íûå òî÷êè (6MWT – òåñò 6-ìèíóòíîé 
õîäüáû, TTRW – âðåìÿ õîäüáû/áåãà íà 10 ì) 
áûëè äîñòèãíóòû äëÿ ãðóïïû, ïîëó÷àâøåé 
âàìîðîëîí [19–21].
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Îäîáðåíèå ðåãóëÿòîðîâ îñíîâàíî íà äàííûõ 

ïîëîæèòåëüíîãî îïîðíîãî êëèíè÷åñêîãî èññëå-
äîâàíèÿ (ÊÈ) VISION-DMD è òðåõ îòêðûòûõ 
èññëåäîâàíèé, â êîòîðûõ âàìîðîëîí íàçíà÷àëè 
â äîçàõ îò 2 äî 6 ìã/êã/äåíü â òå÷åíèå 30 ìåñÿ-
öåâ [21]. Â áàçîâîì ÊÈ VISION-DMD ó ìàëü÷è-
êîâ, ïîëó÷àâøèõ âàìîðîëîí, â ñðåäíåì, ñîõðà-
íÿëñÿ ðîñò, àíàëîãè÷íûé òàêîâîìó ó ìàëü÷è-
êîâ, ïîëó÷àâøèì ïëàöåáî, â òî âðåìÿ êàê ó 
ìàëü÷èêîâ íà ëå÷åíèè ïðåäíèçîíîì, â ñðåäíåì, 
íàáëþäàëàñü çàäåðæêà ðîñòà. Ïàöèåíòû, ïåðå-
øåäøèå ñ ïðåäíèçîíà íà âàìîðîëîí, ÷åðåç 24 
íåäåëè, â ñðåäíåì, ñìîãëè âîçîáíîâèòü ðîñò â 
òå÷åíèå îñòàâøåéñÿ ÷àñòè ÊÈ. Íà âñåõ ñòàäèÿõ 
èññëåäîâàíèÿ ïðåïàðàò ïðîäåìîíñòðèðîâàë áåç-
îïàñíîñòü è õîðîøóþ ïåðåíîñèìîñòü ïàöèåíòà-
ìè íà âûñîêîé äîçå (6,0 ìã/êã/ñóò) è ôàðìàêî-
êèíåòèêó, ñõîæóþ ñ ïðåäíèçîíîì. Èñïîëüçóÿ 
ôàðìàêîäèíàìè÷åñêèå áèîìàðêåðû, áûëà ïîêà-
çàíà áîëåå âûñîêàÿ áåçîïàñíîñòü âàìîðîëîíà 
ïî ñðàâíåíèþ ñ èñïîëüçóåìûìè ÃÊÑ, î ÷åì 
ñâèäåòåëüñòâóþò óìåíüøåíèå ðåçèñòåíòíîñòè ê 
èíñóëèíó, áëàãîïðèÿòíûå èçìåíåíèÿ êîñòíîãî 
ìåòàáîëèçìà (óìåíüøåíèå êîñòíîé ðåçîðáöèè 
è âîññòàíîâëåíèå óðîâíåé áèîìàðêåðîâ îáíîâ-
ëåíèÿ êîñòíîé òêàíè) è ñíèæåíèå ñóïðåññèè 
íàäïî÷å÷íèêîâ.

Ñïóñòÿ ïî÷òè ãîä ëå÷åíèÿ ó ïàöèåíòîâ, 
ïåðåøåäøèõ ñ ïðåäíèçîíà íà âàìîðîëîí, íå 
íàáëþäàëè ñíèæåíèÿ ýôôåêòèâíîñòè ëå÷åíèÿ. 
Ó ýòèõ ïàöèåíòîâ íàáëþäàëè ñíèæåíèå ïîáî÷-
íûõ ýôôåêòîâ íà 30%, â ò.÷. ñâÿçàííûõ ñ ÃÊÑ 
íà 60%, âêëþ÷àÿ ïîâûøåíèå ïëîòíîñòè êîñò-
íîé òêàíè, ñíèæåíèå êîëè÷åñòâà ïåðåëîìîâ, 
ñòàáèëèçàöèþ ìàññû òåëà, íîðìàëèçàöèþ ïîâå-
äåí÷åñêèõ ðåàêöèé [19].

Âàìîðîëîí âûïóñêàåòñÿ â ñòåêëÿííûõ ôëà-
êîíàõ, ñîäåðæàùèõ 100 ìë ñóñïåíçèè äëÿ ïðè-
åìà âíóòðü, â 1 ìë ñóñïåíçèè ñîäåðæèòñÿ 40 ìã 
âàìîðîëîíà. Ðåêîìåíäîâàííàÿ íà÷àëüíàÿ åæå-
äíåâíàÿ äîçà ïðåïàðàòà âàìîðîëîíà ñîñòàâëÿåò 
6 ìã/êã. Ñóòî÷íàÿ äîçà ìîæåò áûòü ñíèæåíà äî 
4 ìã/êã èëè 2 ìã/êã â çàâèñèìîñòè îò èíäèâè-
äóàëüíîé ïåðåíîñèìîñòè. Ìàêñèìàëüíàÿ ñóòî÷-
íàÿ äîçà  âàìîðîëîíà – 240 ìã ïðè ìàññå òåëà 
áîëåå 40 êã [17]. Ïàöèåíòàì ñëåäóåò íàçíà÷àòü 
ìàêñèìàëüíî ïåðåíîñèìóþ äîçó â ïðåäåëàõ 
äîïóñòèìîãî äèàïàçîíà äîç [17].

EMA ïðèçíàëî êëèíè÷åñêè âàæíûå ïðå-
èìóùåñòâà áåçîïàñíîñòè âàìîðîëîíà â îòíîøå-
íèè ïîääåðæàíèÿ íîðìàëüíîãî ìåòàáîëèçìà, 
ïëîòíîñòè è ðîñòà êîñòåé ñðàâíèòåëüíî ñî 
ñòàíäàðòíûìè ÃÊÑ. Â îòëè÷èå îò äðóãèõ ÃÊÑ, 
âàìîðîëîí, ïî äàííûì êîñòíûõ áèîìàðêåðîâ, 
íå ïðèâîäèë ê ñíèæåíèþ ïëîòíîñòè êîñòíîé 
òêàíè, ìèíåðàëèçàöèè êîñòíîé òêàíè ïîçâîíî÷-
íèêà. Ó ïàöèåíòîâ, ïåðåøåäøèõ ñî ñòàíäàðòíî-
ãî ëå÷åíèÿ êîðòèêîñòåðîèäàìè íà âàìîðîëîí, 
íàáëþäàëè âîññòàíîâëåíèå ðîñòà äåòåé è çäîðî-
âüÿ êîñòåé áåç ïîòåðè ýôôåêòèâíîñòè [20–22].

Âàìîðîëîí – åäèíñòâåííûé ëåêàðñòâåííûé 
ïðåïàðàò ïî ïîêàçàíèþ ïðîãðåññèðóþùàÿ ìèî-

äèñòðîôèÿ Äþøåííà, ïîëó÷èâøèé áåçóñëîâíîå 
îäîáðåíèå â ÅÌÀ, FDA, NICE, NMPA. Îí îêàçû-
âàåò âëèÿíèå íà ñïåêòð ïàòîëîãè÷åñêèõ çâåíüåâ 
ÌÄÄ, íî ñ ìåíüøèì ñïåêòðîì íåæåëàòåëüíûõ 
ÿâëåíèé, ïðèñóùèõ äðóãèì ÃÊÑ, ïðèìåíÿåìûì 
äëÿ òåðàïèè ÌÄÄ. Èçó÷åííûå â èññëåäîâà-
íèè áèîìàðêåðû ïîäòâåðæäàþò ïðîòèâîâîñ-
ïàëèòåëüíûé ìåõàíèçì äåéñòâèÿ âàìîðîëîíà 
è åãî áëàãîïðèÿòíîå âëèÿíèå íà ñòàáèëüíîñòü 
êëåòî÷íûõ ìåìáðàí, ïðîÿâëÿåìîå äîçîçàâèñè-
ìûì ñíèæåíèåì àêòèâíîñòè ñûâîðîòî÷íîé êðå-
àòèíôîñôîêèíàçû (ÊÔÊ, ìàðêåð ðàçðóøåíèÿ 
ìûøå÷íûõ êëåòîê ïðè ÌÄÄ) [20–22]. 

Ñðàâíèòåëüíûå ñâîéñòâà òðåõ èñïîëüçóå-
ìûõ â ìåæäóíàðîäíîé ïðàêòèêå ïðè òåðàïèè 
ÌÄÄ ãëþêîêîðòèêîñòåðîèäîâ ïðåäñòàâëåíû â 
òàáëèöå. Âàìîðîëîí – åäèíñòâåííûé ïðåïàðàò 
èç ãðóïïû ÃÊÑ, êîòîðûé ïðè ÌÄÄ íàçíà÷àåòñÿ 
ñîãëàñíî èíñòðóêöèè, äâà äðóãèõ ïðåïàðàòà 
èñïîëüçóþòñÿ off-label. Ðàçðàáîò÷èêè ïîëàãàþò, 
÷òî èñïîëüçîâàíèå âàìîðîëîíà èìååò áîëüøèé 
ïîòåíöèàë äëÿ ñíèæåíèÿ âîñïàëèòåëüíûõ ïðî-
öåññîâ è ïîâðåæäåíèé ìûøö, ñîõðàíåíèÿ îïîð-
íî-äâèãàòåëüíîãî àïïàðàòà, ñïîñîáíîñòè äåòåé 
äâèãàòüñÿ è ðàñòè, óìåíüøåíèÿ ïðîáëåì ñ ïîâå-
äåí÷åñêèìè ðåàêöèÿìè, ÷åì ýòî íàáëþäàåòñÿ â 
íàñòîÿùåå âðåìÿ ñ èñïîëüçîâàíèåì ïðåäíèçî-
ëîíà èëè äåôëàçàêîðòà. Ñîãëàñíî èíñòðóêöèè, 
ïàöèåíòàì, ïåðåõîäÿùèì íà âàìîðîëîí ïîñëå 
äëèòåëüíîãî ëå÷åíèÿ ïåðîðàëüíûìè ÃÊÑ, ñëå-
äóåò íà÷èíàòü ïðèåì âàìîðîëîíà ñ äîçû 6 ìã/
êã/ñóò [17]. Ïî ðåçóëüòàòàì ÊÈ ðåêîìåíäàöèè 
äëÿ ïåðåâîäà äåòåé, óæå ïîëó÷àþùèõ ñòàíäàðò-
íûå ÃÊÑ, íà òåðàïèþ âàìîðîëîíîì: îñòåîïîðîç, 
ïåðåëîìû êîñòåé â àíàìíåçå (òðóá÷àòûå êîñòè 
èëè ïîçâîíêè), îñòàíîâêà/çàìåäëåíèå ñêîðîñòè 
ðîñòà (ìåíåå 4 ñì â ãîä), îòñóòñòâèå ïîëîâîãî 
ðàçâèòèÿ (12+) [20–22].

Àêòóàëüíûì ÿâëÿåòñÿ âîïðîñ êîìïëåêñíîé 
òåðàïèè âàìîðîëîíîì è ãåíîòåðàïåâòè÷åñêèìè 
ïðåïàðàòàìè (ïðîïóñê ýêçîíîâ, ïðî÷èòûâàíèå 
ïðåæäåâðåìåííîãî ñòîï-êîäîíà è ãåíîçàìåñòè-
òåëüíîé òåðàïèè). Ïðåïàðàòû, âîçäåéñòâóþùèå 
íà ãåí DMD, íàçíà÷àþòñÿ ñòðîãî ïî ïîêàçàíè-
ÿì (òèï ìóòàöèè, âîçðàñò, ñòàäèÿ çàáîëåâàíèÿ) 
è ïðè ñî÷åòàíèè ñ âàìîðîëîíîì ìîãóò äåìîí-
ñòðèðîâàòü ñèíåðãèäíîå äåéñòâèå, çàìåäëÿÿ 
òðàåêòîðèþ ïðîãðåññèðîâàíèÿ áîëåçíè [23]. 
Êîìïëåêñíàÿ òåðàïèÿ âàìîðîëîíîì è ãåííûìè 
ïðåïàðàòàìè (êðîìå ãåíîçàìåñòèòåëüíîé òåðà-
ïèè â ïåðèîä åå ïðîâåäåíèÿ è â âîññòàíîâèòåëü-
íîì ïåðèîäå ïîñëå èíôóçèè) ïðè ÌÌÄ – ïåð-
ñïåêòèâíûé ïîäõîä, êîòîðûé ïîçâîëèò êîìáè-
íèðîâàòü èõ ñèñòåìíîå äåéñòâèå íà ðàçëè÷íûå 
çâåíüÿ ïàòîãåíåçà ÌÄÄ ñ òàðãåòíûì âîçäåé-
ñòâèåì íà ãåíåòè÷åñêèå ìåõàíèçìû áîëåçíè 
äëÿ óëó÷øåíèÿ ïðîãíîçà, ïðîäîëæèòåëüíîñòè è 
êà÷åñòâà æèçíè ïàöèåíòîâ. 

Â ñâÿçè ñ óâåëè÷åíèåì ïðîäîëæèòåëüíî-
ñòè æèçíè ïàöèåíòîâ ñ ÌÄÄ ïðè ãåíîòåðàïèè 
âîçíèêàåò òàêæå íåîáõîäèìîñòü â áîëåå äëè-
òåëüíîì ïðèìåíåíèè ÃÊÑ-òåðàïèè. Â êëèíè÷å-
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ÃÊÑ âêëþ÷àåò åäèíñòâåííûé ïðåïàðàò — ïðåä-
íèçîëîí [1]. Èñïîëüçîâàíèå äèññîöèàòèâíîãî 
êîðòèêîñòåðîèäà âàìîðîëîíà, ñïîñîáíîãî íèâå-
ëèðîâàòü ïîáî÷íûå ýôôåêòû ñòàíäàðòíî ïðèìå-
íÿåìîé òåðàïèè ïðåäíèçîëîíîì, ïðåäñòàâëÿåò 
âîçìîæíîñòü êîððåêöèè íåîáÿçàòåëüíûõ äëÿ 
íîçîëîãèè îñëîæíåíèé, â ÷àñòíîñòè, îñòåîïî-
ðîçà, óìåíüøåíèÿ ñêîðîñòè ðîñòà äåòåé âïëîòü 
äî ïîëíîé ìíîãîëåòíåé îñòàíîâêè ðîñòà, íåíà-
ñòóïëåíèÿ ïóáåðòàòà. Â ýòîé ñèòóàöèè ÃÊÑ ñ 
óìåíüøåííûì ñïåêòðîì íåæåëàòåëüíûõ ÿâëå-
íèé àêòóàëüíû è âîñòðåáîâàíû êàê ïðåïàðàòû 
ñîâðåìåííîé è ïåðñïåêòèâíîé êîìïëåêñíîé 
òåðàïèè ÌÄÄ. 

b*ã=ą ="2%!%": âñå àâòîðû â ðàâíîé ñòåïåíè âíåñëè 

ñâîé âêëàä â ðóêîïèñü, ðàññìîòðåëè åå îêîí÷àòåëüíûé 

âàðèàíò è äàëè ñîãëàñèå íà ïóáëèêàöèþ.

t,…=…“,!%"=…,Ë: âñå àâòîðû çàÿâèëè îá îòñóòñòâèè 

ôèíàíñîâîé ïîääåðæêè ïðè ïîäãîòîâêå äàííîé ðóêîïèñè.

j%…-ã,*2 ,…2Ë!Ë“%": âñå àâòîðû çàÿâèëè îá îòñóò-

ñòâèè êîíêóðèðóþùèõ èíòåðåñîâ.

o!,äËć=…,Ë ,ƒą=2Ëã : ÎÎÎ «Ïåäèàòðèÿ» îñòàåòñÿ 

íåéòðàëüíûì â îòíîøåíèè þðèñäèêöèîííûõ ïðåòåíçèé 

íà îïóáëèêîâàííûå ìàòåðèàëû è èíñòèòóöèîíàëüíûõ 

ïðèíàäëåæíîñòåé.
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Îäîáðåíèå ðåãóëÿòîðà 
ïî ïîêàçàíèþ ÌÄÄ Íåò FDA ÅÌÀ, FDA,

NICE, NMPA
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TTSTAND Óëó÷øåíèå Óëó÷øåíèå Óëó÷øåíèå

6MWT Óëó÷øåíèå Óëó÷øåíèå Óëó÷øåíèå

TTRW Óëó÷øåíèå Óëó÷øåíèå Óëó÷øåíèå

Àìáóëàòîðíîñòü Ïðîäëåíèå Ïðîäëåíèå Ïðîäëåíèå

Á
åç
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îñ

òü

Ïîëîâîå ñîçðåâàíèå Çàäåðæêà Çàäåðæêà Ñîõðàíåíèå

Ñîñòîÿíèå êîñòíîé 
ñèñòåìû Íåãàòèâíîå âîçäåéñòâèå Íåãàòèâíîå âîçäåéñòâèå Ñîõðàíåíèå

Çàäåðæêà æèäêîñòè Äà Íåò Íåò

Áåçîïàñíîñòü + ++ +++

Íåæåëàòåëüíûå 
ÿâëåíèÿ +++ ++ +

Ðîñò Çàäåðæêà Îñòàíîâêà Ñîõðàíåíèå

Òàáëèöà

Ñðàâíèòåëüíûå ñâîéñòâà ÃÊÑ äëÿ òåðàïèè ÌÄÄ [2] 
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