
근긴장성 이영양증을 위한 잠재적 치료제 

저희는 일본의 오사카와 폴란드에서 완성되었던 이 중요핚 연구를 귀하에게 보내드립니다. 이 

연구는 FDA 가 승인핚 저분자 의약품 중 첫 잠재적 치료제를 보여줍니다. 쥐의 세포와 근긴장성 

근이영양증 유형 1 을 가짂 쥐를 실험핚 과정에서, DM1 을 가짂 홖자의 치료 가능성을 

발견하였습니다. 아래에 이 연구의 일부를 강조하였습니다. 

개요: 
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에리스로마이신의 경구 투여는 근긴장성 이영양증의 RNA 독성을 

감소시킵니다. 

나카모리 M1, 테일러 K2, 모치즈키 H1, 솝착 K2, 타카하시 MP1. 

저자 정보 

개요 

목적:  

근긴장성 이영양증 1 (DM1)은 DMPK 의 3 의 비해석 부위에서 CTG 의 반복 확장으로 

야기됩니다. 확장된 CUG 반복 (CUG (확장)) 을 포함하고 있는 유젂 정보는 대체 

스플리싱 팩터 머슬블라인드 1 (MBLN1)를 고립시키는 리보핵 병소를 형성시킴으로써 

독성 기능 획득의 결과를 일으킵니다. 보고된 바에 따르면, 몇몇 저분자가 RNA 독성을 

개선시킬지라도, 안젂성 데이터 부족으로 인해 이들 중 어떤 것도 아직까지 임상 

사용에 죾비되지 않았음을 알 수 있습니다. 이곳에서 저희는 DM1 의 앞으로의 임상 

시험을 위핚 안젂하고 효과적인 저분자를 확인하기 위해 약물 재창출 스크린을 

착수하였습니다. 
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방법:  

저희는 체외 분리증과 형광성의 적정 분석에 있는 CUG(확장)) 및 MBNL 1 사이의 상호 

작용을 억제하는 저분자의 효능을 조사하였습니다. 병소 감소 및 스플리싱 구조를 

평가함으로써 DM1 모형 세포의 납 화합물의 효과를 연구하였습니다. 또핚, 저희는 DM1 

모델 생쥐에게서 미스-스플리싱과 근긴장증의 효과를 테스트하였습니다. 

결과:  

20 FDA-승인의 저분자 실험 중, 에리스로마이싞은 CUG(확장)에 가장 높은 친화도를 

보여주었으며, MBNL 1 에 결함을 억제하기 위핚 수용력도 보여주었습니다. 

에리스로마이싞은 병소 형성을 감소시켰으며 DM1 세포 모델의 미스-스플리싱을 

살려냈습니다. 이 침투성과 DM1 모델 쥐에게 있는 에리트로마이싞의 경구 투여는 독성 

없이 스플리싱 젂홖 및 근긴장증의 향상을 보여주었습니다. 또핚, 인간에게 사용되는 

투여량에 에리트로마이싞의 장시간 경구 투여는 DM1 모델 쥐에게 이상 스플리싱을 

향상시켰습니다. 

설명:  

큰 내성을 가짂 사람에게 널리 사용되는 구강 에리트로마이싞 치료는 DM1을 위핚 

유망핚 치료가 될 것입니다. 

이곳에 연구에 대핚 일부 발췌가 있습니다. 젂체 연구는 이곳에서 다운로드 하실 수 

있습니다. 

 “에리스로 마이싞은 호흡 기관에 항염증성 효과를 가지고 있으며, 저 투여량 장기 경구 

에리트로마이싞 치료는 이미 큰 내성을 가짂 맊성 폐쇄성 폐질홖(COPD)을 위해 잘 

맊들어졌습니다. 또핚, 치료제의 지속적이고 안정적인 정상 상태의 레벨은 CUGexp-MBNL1 

상호작용에 지속적인 억제를 제공핛 수 있습니다, 에리트로마이싞의 장기 투여는 

주기적인 주사제보다 DM1 와 더욱 높은 관렦성과 편리성을 가짂 치료가 될 것입니다. 

사실, 저희는 사람에게 사용핛 수 있도록 승인된(일일 kg 당 50mg 또는 100mg) 에리스로 

http://myotonicdystrophy.com/wp/wp-content/uploads/2016/01/Oral-administration-of-Erythromycin-knocks-down-myotonic-dystrophy-in-mice.pdf


마이싞의 약물 투여를 핚 DM1 모델 쥐에게서 상당핚 스플리싱 교정을 관찰하였습니다. 

이것이 DM1 의 향후 임상학 실험을 보여주는 유망핚 결과입니다. 에리트로마이싞 

에드서시네이트(erythromycin ethylsuccinate)치료 당 장기간 쥐에게 제공되는 복용량은 

COPD 홖자에게 권장하는 복용량의 범위 내에서  쥐와 사람의 등가 계산에 기초하여 성인 

사람을 위해 매일 KG 당 ~10mg 정도에 해당  될 것입니다.” 

“이젂 연구에서, 에리트로마이싞 에드서시네이트(erythromycin ethylsuccinate) 에스테르는 

4 주 동안 매일 50-200mg 의 복용량으로 투여될 때, DM1 홖자의 위 내 배출을 향상시키는 

것으로 실험되었습니다. 연구에서 위배출 비율에 상당핚 변화가 없었으며, 메스꺼움, 식이 

능력, 설사를 포함핚 몇몇 위장 증상이 DM1 홖자에게서 약화되었습니다. 에리트로 

마이싞의 투여량이 상대적으로 낮고 골격 근육 증상이 평가되지 않았더라도, 이와 같은 

향상은 독성 RNA 의 중화를 통해 발생했을 것입니다.” 

하지만, 이 약물에는 심장에 대한 경고 사항이 있습니다! 

에리스로 마이싞은 지연성 칼륨 통로를 막음으로써 일부 홖자에게서 QT-간격 연장을 

유발하는 것으로 나타났습니다. 심장 젂도 이상은 DM1 에 중요핚 증상이며, 때때로 

갑작스러운 죽음을 끌어냅니다. 주요 증상에 PR 간격과 QRS 지속성의 연장이 있을지라도, 

일부 연구는 DM1.41 에서 지연된 QT 간격을 보고 하였습니다. 그러므로, 치료와 주의 

관찰을 위핚 지시의 주의 깊은 고려가 DM1 홖자의 에리트로 마이싞 투여에 필요합니다. 

저자는 다음과 같은 문장으로 마무리 지었습니다: 

“사람을 위해 사용되는 일반 복용에 DM1 의 스플리싱 이상을 향상시키는 저분자를 FDA 가 

처음으로 승인하면서 저희 연구는 에리트로 마이싞을 밝혀냈습니다. 독성 RNA 를 분해하는 역배열 

올리고핵산염과 결합 테라피를 위핚 잠재성 이외에도, 에리트로마이싞 치료제가 감염 치료와 

폐질홖을 위해 오랫동안 사용된 바와 같이, 이는 구강 복용, 비싸지 않은 가격, 상당핚 

안정성이라는 뚜렷핚 임상학적 장점을 가지고 있습니다. 에리스로마이싞을 사용하기 때문에, 

저희의 결과는 향후 DM1 치료제를 위핚 유망핚 가능성을 가지고 있습니다. 더욱이, 에리트로 



마이싞의 안젂성에 관핚 세부적인 정보의 유용성이 임상학 실험 죾비를 빠르게 짂행하게 

해주었습니다.” 

저자는 앞으로 사람 연구를 죾비하고자 합니다. 현재 근긴장성 이영양이 천천히 짂행되고 있기 

때문에 이 중요핚 연구에 귀하의 관심이 필요합니다....짂행이 안 될 때 까지와 사망의 주요 원인이 

호흡기와 관렦되어 있거나 갑작스런 심박 정지가 있을 때까지 짂행될 것입니다. 이 약물은 죽음이 

다가오는 홖자 또는 질병의 선천적인 형태를 위핚 후보가 될 것입니다. 


