VIDTAL

Med fimm lyf i farteskinu og
stefnir til Akureyrar

Lyfid Kacityn er eitt peirra 5 sem Hakon Hakonarson stefnir & ad rannsaka
frekar og framleida & Akureyri. Systurdéttir konu hans nefndi lyfid en hin lamadist
eftir heilabladingu fyrir 6 arum. Hakon telur ad verdi bérn medhondlud med lyfinu

fra 6-10 ara aldri geti pad komid i veg fyrir ad sjukdémseinkennin sem pessi
arftengda heilablaeding veldur komi fram sidar i lifinu. Hann stefnir & ad framkvama

)4, ji. Pad ma kannski segja pad,” svar-
ar Hakon Hékonarson, sérfreedingur i
lungna- og genarannséknum a CHOP,
Children’s Hospital of Philadelphia,
spurdur um hvort hann sé ekki stoltur af
pvi ad hafa fundid dratugagamalt lyf sem
gagnast fjolskyldum med gen sem veldur
heilableedingu. Lyfid brytur upp proétin
sem annars safnast fyrir { @dum og heila.
Hakon benti 4 lyfid n-acetylcystein,
oftast kallad NAC, pegar systurdottir konu
hans, Katrin Bjork Gudjonsdéttir, 14 16mud
i ondunarvél 4 Landspitala eftir heilableed-
ingu, adeins rétt 21 ars. Katrin hafdi notad
lyfid i nokkra manudi til ad medhondla
slimtappa 1 lungum pegar peim vard
ljost ad pad ynni mogulega gegn frekari
heilableedingu. Hin hefur nt1 notad lyfid
16 ar og segir hann hana syna stodugar
framfarir en lyfid var upprunalega notad
vid slimseigjusjikdémum. Ef born gleypa
mikid magn parasetamols kemur lyfid 1
veg fyrir varanlegar skemmdir { lifur.
,Reynsla Katrinar hefur kennt okkur
svo margt. Oll pessi vinna hefur préast
ut fra henni. Hin nefndi nyja lyfid okk-
ar og kallar pad Kacityn,” segir Hakon,
sem situr vi0 tdlvuna 4 skrifstofu sinni 1
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frekari rannsoéknir a pvi

mm m Gunnhildur Arna Gunnarsdéttir

Filadelfiu og reedir vid Laknabladid 1 gegn-
um fjarfundabtnad. Lyfid nyja hafi verid
préad afram.

,Vi0 teljum ad pad komi til med ad
virka betur en eldri utgafan af NAC,”
segir hann. Sjuklingar purfi ekki ad taka
pad prisvar eins og pad eldra heldur einu
sinni. Pau skodi nti ad gefa pad 1 plastri.

Hakon segir ad fyrsta visindagreinin
um ahrif lyfsins verdi birt 1 timaritinu Nat-
ure communications um pessar mundir. Pau
stefni einnig a grein um klinisku rann-
soknina fyrir lok april.

,Nidurstddurnar syna ad hja sjukling-
um med arfgenga islenska heilableedingu
sem orsakast af stokkbreytingu 1 Cysta-
tin-C-geninu fléttast amyloid-preedirnir i
blédinu saman og falla 1t 1 heila og eedar
um allan likamann. Vid hofum metid
pessar utfellingar og ahrifin af lyfinu med
pvi ad taka htdsyni og sjaum allt ad 95%
leekkun 1 litun & amyloid sem fellur 1t
htidina. Pad er meirihattar nidurstada,”
segir Hakon.

Lyfid kemur beedi i veg fyrir ad
amyloid-fléttur myndist i bl6di pessara
sjuklinga og leysir upp fléttur sem hafa
myndast. ,Krakkar sem hafa pessa stokk-

breytingu syna engin einkenni fyrr en um
tvitugt en fa pa kannski heilableedingu. Ef
tekst ad medhondla pau fra 6-10 ara aldri
ma jafnvel koma 1 veg fyrir ad pessi sjik-
démur préist med peim.”

Uppbygging & Akureyri

Hakon stefnir nt1 ad pvi ad rdda hatt 1 100
manns a Akureyri til fyrirtaekis sins, Arct-
ic Therapeutics, og baedi rannsaka og svo
framleida heilablédfallslyfid i uppfeerdri
mynd, auk fjogurra annarra. Pessi barna-
leeknir i Bandarikjunum stefnir ad pvi ad
flytja 4 heimasl6dir pegar fram i seekir og
halda um taumana innan fyrirteekisins.

,Pad er mér mikilveegt ad skapa pessi
storf & Akureyri pvi hdmenntad folk sem
utskrifast fra Haskélanum a Akureyri flyt-
ur annad til ad saekja vinnu 4 pessu svidi
ef pau eru ekki til stadar.”

Hakon segir um 150 manns hér &
landi { dheettu & ad hafa genid sem valdi
heilableedingunni. , Heilableedingin hef-
ur verid daudadémur fyrir pa sem hafa
pessa stokkbreytingu. Han er i akvednum
@ttum og er algengari i akvednum lands-
hlutum. Pétt audvelt sé ad greina petta



vill folk ekki gera pad pvi pad hefur engin
medferd verio til,” segir Hadkon sem horfir

nu fram a breyttan veruleika.

,En vio héfum ekki fengio leyfi hja
Visindasidanefnd til a0 leita til pessa folks
pvi ad sum hafa ekki hugmynd um ad pau
tengist eettum sem bera genid.” Hann voni
a0 med umfjolluninni leiti pad til hans.

,Vio viljum fa alla sem eru i dheettu
til ad koma 1 prof. Séu peir med genid og
i aheettu myndum vid vilja medhondla
pa med pessu lyfi og minnka likurnar &
heilableedingum og daudsfollum.” Hann
segir suma pessara einstaklinga ekki fa
heilableedingar heldur einkenni minnis-
stuldar sem geti byrjad upp ar pritugu.
~Amyloidi0 er ad falla ut svipad og hja
Alzheimers-sjikum. En pad gerist hradar
vegna stokkbreytingarinnar.”

Hakon segir skylda sjukdéma ad
finna 1 fjolskyldum 1 Finnlandi, Hollandi,
Kanada, Kélumbiu, Brasiliu og 4 Spani.
»Sa fjdlskyldutengdi sjukdomur er alltaf &
grundvelli prétintrfellinga. Petta lyf get-
ur komid 1 veg fyrir pad og vid eetlum pvi
a0 fara inn 1 pessi 16nd 1 neesta fasa til ad
gera kliniskar rannsoknir.”

Vinna med Haskélanum & Akureyri

Haékon segir rannsokninni nu styrt fra
Akureyri. Hann er i samstarfi vio Ha-
skolann a Akureyri og leigir par husa-
kynni. Hann vinnur naié med Rannveigu

Bjornsdottur sem styrir rannsdknarsvioi
skdlans. Nagrannar hans 1 Bandarikjunum
hafa stutt vid rannsoknirnar med fjar-
magni.

, Vi erum 1 fjarmognunarfasa. Allt
tekur lengri tima en madur vaentir en
ég vona a0 vid getum farid a0 rada inn
og fjolga starfsfolki niina 1 vor, april eda
mai.” Hann stefnir einnig a ad proa og
framleida fjogur 6nnur lyf auk Kacityn og
leitar ad fjlskyldum med akvedna gena-
samsetningu sem eru tilbtinar ad taka
patt 1 lyfjapréfunum.

,Eitt af lyfjlunum er vid astma sem
akvednar kvefveirur, rhinoveira af typu
C, valda.” Veiran bindist vid dkvedid gen
sem pau hafi fundid og greint fra { vis-
indagrein sem birtist i timaritinu Nature
Genetics fyrir nokkrum arum.

,Pad synir ad sjuklingar sem hafa purft
a endurtekinni spitalainnldgn ad halda
hafa erfdabreytileika i pessu geni sem
audveldar veirunni ad koma astmakasti
af stad.” Veiran sé algengasta orsokin
fyrir ad folk fai kvef og ekki loku fyrir
pad skotid ad lyfid komi einnig til med ad
virka a kvef almennt. ,Sem er spennandi.”

P4 séu pau ad skoda framleidslu &
kremi sem virki 4 unglingabdlur. ,Bélur
hverfa & 6rfaum dogum vid medferd,”
segir Hakon. Pad virki einnig 4 exem og
soriasis en sé po ekki sterakrem. Hakon
laumar pvi ad ad kremid virki einnig &
hrukkur og résroda. Ernir Snorrason heit-

Hikon Hdkonarson, sérfraedingur i lungna- og gena-
rannséknum d barnasjiikrahiisi i Filadelfiu, aetlar i
umfangsmikla lyfjaframleidslu ¢ Akureyri. Hann hefur
starfad { Bandarikjunum { um aldarfjérdung samtals.
Mynd/adsend

inn, gedleeknir, hafi fyrstur attad sig a ad
lyfid Aricept, sem notad sé a sjuklinga vid
Alzheimer-sjukdémnum, virki einnig a
hidsjikdéma. ,Eg hafdi unnid ad pessu
verkefni med honum lengi,” segir Hakon.

, Kremid fer i kliniska rannsokn a
pessu ari.” Rannsoknin taki ar og verdi
gerd hér a landi adur en htn verdi endur-
tekin 1 Bandarikjunum. Fjogur af lyfjun-
um 5 séu tilbtin i rannsoknarfasa 2.

25 &r i Bandarikjunum

Hakon hefur verid 1 rétt um 15 ar 4 barna-
haskélaspitala Filadelfiu. Adur hafdi hann
varid 10 &rum i Bandarikjunum og 7 af
peim a barnaspitalanum hér { ‘Philly”.

,Eg hef pvi varid aldarfjordungi af starfs-
aldri minum hér uti,” segir hann. Arin 4
milli, i teep 8 ar, vann hann hja Islenskri
erfdagreiningu. Spurdur hvort pad hafi
ekki endad af krafti, svarar hann. ,Ju, pad
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gustadi adeins um,” og hleer og vio skaut-
um framhja fréttum um mélaferli og atok.

Hann lysir pvi hvernig hann hafi verid
med fyrstu 30 eda svo starfsmonnum Is-
lenskrar erfoagreiningar sem fjolgad hafi
upp i neer 800 manns a stuttum tima. ,,Pad
var svakaleg reynsla a0 taka patt 1 allri
peirri uppbyggingu sem atti sér stad,”
segir hann.

Pau kona hans, Maria Bjork Ivarsdétt-
ir, sem er grafiskur honnudur, eiga prju
born. ,Bérnin akvadu dll a0 flytja heim
til Islands og eiga par &ll fjlskyldur. Pad
eru komin 5 barnabdrn & premur arum og
mér skilst ad nokkur énnur séu a leidinni.
bao fer pvi ad kalla & pad ad madur purfi
ad sinna 60rum hlutum og fyrirtaekinu
a Akureyri,” segir pessi Akureyringur 1
Bandarikjunum.

En hefur hann pa tima til ad vinna sem
leeknir 1 Filadelfiu medfram lyfjapréun-
inni. ,J4, ja,” svarar hann og ad hann sjai
um alla legu- og gongudeild lungnasjiak-
déma neestu vikuna.

VIDTAL

COVID-19 i Filadelfiu

Hakon hefur sett saman gagnabanka
med synum ur 130.000 bérnum.

,Um 1000 af peim hafa ntina sykst af
COVID-19,” segir hann. En i heildina
hafi 1 kringum 7000 bérn med veiruna
sott pjonustu a Barnaspitalanum 1
Filadelfiu og flest peirra hafi spjarad
sig mjog vel.

,Akvednir undirhdpar fa alvarlegan
edabolgusjukdém sem likist svokollud-
um Kawasaki-sjukdomi. Pessir krakkar
geta ordid mjog veikir. En petta eru
yfirleitt krakkar sem hafa undirliggj-
andi erfdavisi sem gerir pa naema fyrir
pvi ad sykjast med pessum heetti — og
ekki einungis tengt COVID-veirunni.

En petta er mjog sjaldgeefur kvilli. Af 7000
syktum bérnum hér eru 12 sem hafa feng-
i0 Kawasaki-likan sjukdom.”

Hakon segir hafa gengid vel og is-
lenskar rannsoknir nyst erlendis. ,Ein
fyrstu gognin komu fra Decode og syna
ad born eru ekki eins neem fyrir ad smit-
ast,” segir hann. ,Sennilega er pad vegna
pess ad born hafa fengid margar koronu-
veirusykingar af 60rum tegundum.” Kor-
onuveirur valdi kvefi og magakveisum og
bornin pvi med meiri motstodu gegn pvi
a0 smitast.

,Pad er yfirleitt alltaf svo ad boérnin
sykjast af foreldrum sinum eda af 6drum
fullordnum en ekki 6fugt.”
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