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(57) Спосіб лікування хворих на прогресуючу м'я-
зову дистрофію трансплантацією міобластів емб-
ріона людини, що є методом клітинної терапії, 
який відрізняється тим, що шляхом механічної 
дезагрегації з м'язів ембріона людини 8-9 тижня 
гестації отримується суспензія клітин-міобластів 
заданої концентрації (10 млн./мл), ін'єкційно вво-
диться в уражені м'язи у обсязі 0,5 мл (5-6 ін'єкцій 
на один м'яз) 3-4 рази на один курс лікування. 

 
 
 

 
Корисна модель стосується медицини, а саме 

нейрохірургії, і може бути використаний для ліку-
вання хворих на прогресуючу м'язову дистрофію, у 
випадках не ефективності традиційних методів 
симптоматичного лікування. 

Лікування хворих на прогресуючу м'язову дис-
трофію залишається складною та невирішеною 
проблемою в неврології та сучасної нейрохірургії. 
Головним чином це пов'язане з тим, що основною 
патогенетичною ланкою хвороби є генетичний 
дефект, мутація гену дистрофіну, який бере участь 
у формуванні структури м'язевого волокна. Відсут-
ність нормальної продукції цього білка веде до 
дистрофічних змін у м'язах та поступового розвит-
ку рухового дефіциту, зміни осанки, заміни м'язе-
вої тканини фіброзною та жировою тканиною. Іс-
нують фармакологічні методи лікування хворих на 
прогресуючу м'язову дистрофію (застосування 
алопурінола, вітаміна Е, селена, гентаміцина та 
ін.), але вони, на жаль, малоефективні. Деякий 
лікувальний ефект справляють імунотропні засоби 
за рахунок імунокоригуючого впливу преднізоло-
ном на антигенспецифічні Т-лімфоцити, які інфіль-
трують дегенеруючий м'яз і сприяють звільненню 
тканини від білків некротичних міофібріл. Лікуван-
ня преднізолоном зменшує прояви хронічного за-
палення у місцях дегенерації м'язів, але має побі-
чну дію - дитина збільшує свою вагу, розвиваються 
прояви остеопорозу та ламкість кісток [1]. Ці мето-
ди не дозволяють впливати на основну патогене-
тичну ланку хвороби - мутацію гена дистрофіну, не 
впливають на кількість дистрофіну в уражених 

м'язах, їх доцільно використовувати на ранніх ета-
пах хвороби. 

Для часткового вирішення проблеми лікування 
прогресуючої м'язової дистрофії доцільно викори-
стовувати методи, які сприяють поновленню кіль-
кості нормально функціонуючих міоцитів систем-
ним введенням клітин-попередників 
гемопоетичного походження (кістковий мозок), які 
мають велику пластичність, мігрують у вогнища 
хронічного запалення, під впливом мікрооточення 
можуть диференціюватися у міобласти та понов-
лювати вміст дистрофінпродукуючих клітин. Ці 
підходи на сучасному рівні використовують мож-
ливості замісної клітинної терапії, не мають етич-
них обмежень. На жаль, згадані методики не зав-
жди дозволяють забезпечити ефективну 
продукцію дистрофіну в уражених м'язах, хоча 
методами мікроскопії підтверджується довготри-
вала присутність донорських клітин у вогнищах 
хронічного запалення. Крім того, диференціюван-
ня та транс диференціювання донорських клітин 
кісткового мозку супроводжується дозріванням 
мультипотентних клітин-попередників, а зрілі клі-
тини організму (крім еритроцитів та нейронів) екс-
пресують антигени HLA 1-го класу гістосумісності і 
теоретично можуть викликати реакції відторгнення 
з боку імунної системи реципієнта шляхом продук-
ції антигенспецифічних CD8-T-лімфоцитів [ 2 ]. 
Наявність імунологічного конфлікту вимагає дода-
ткової корекції імуносупресантами. Такі методи не 
достатньо ефективні, фінансово затратні. 

Найбільш близьким та обраним нами за про-
тотип є спосіб лікування прогресуючої м'язової 
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дистрофії трансплантацією ембріональних міоб-
ластів з застосуванням трансфекції генів дистро-
фіну за допомогою мутантних ретро-або аденові-
русів [ 3 ]. Даний метод дозволяє досягнути 
лікувального ефекту у частини пацієнтів, що було 
підтверджено аналізом моторної активності хворих 
згідно загальновизнаних шкал. Даний метод не 
дозволяє досягати довготривалого ефекта, бо 
трансфіковані мутантним аденовірусом клітини 
експресують на мембрані антигени віруса, які ста-
ють ціллю для цитотоксичних Т-лімфоцитів відпо-
відної специфічності. Таке лікування вимагає за-
стосування імуносупресорів. Крім того, ці 
технології ускладнюються необхідністю створення 
генних конструкцій, в яких великі розміри гена дис-
трофіна мають комбінуватися з вірусом, наявністю 
«затухання» експресії трансгена, існуванням вели-
кої кількості ізоформ білка та ін.)· Важливо, що 
методи трансфекції генів належать до фінансово 
затратних технологій і вони малодоступні для ме-
дичних закладів нашої країни. 

Завданням запропонованого винаходу є роз-
робка способу удосконалення методу лікування 
хворих на прогресуючу м'язову дистрофію трансп-
лантацією міобластів ембріонів людини з застосу-
ванням трансфекції генів дистрофіну за допомо-
гою мутантних ретро- або аденовірусів з метою 
досягнення лікувального ефекту більш простим та 
доступним методом, який зберігає якісно відмінні 
характеристики донорських клітин (здатність про-
дукувати дистрофін), що можуть бути використані 
для лікування. У якості відмінних характеристик 
донорських клітин ми використовуємо здатність 
алогенних ембріональних міобластів продукувати 
дистрофін, який є структурним елементом м'язо-
вих філаментів. Ембріональні міобласти, що тран-
сплантуються у м'язи хворих, не несуть на поверх-
ні антигени вірусу, самі мають низьку експресію 
антигенів HLA 1-го класу гістосумісності. 

Поставлене завдання вирішується тим, що 
шляхом механічної дезагрегації з м'язів ембріону 

людини 8-9 тижня гестації отримується суспензія 
клітин-міобластів заданої концентрації (10 
млн./мл), ін'єкційно вводиться в уражені м'язи у 
обсязі 0,5 мл (5-6 ін'єкцій на один м'яз) 3-4 рази на 
один курс лікування. 

Спосіб, що заявляється, здійснюється наступ-
ним чином. Дитину, хвору на прогресуючу м'язову 
дистрофію, попередні методи лікування якої були 
не ефективні, готують для трансплантації феталь-
них міобластів. М'язову тканину ембріону людини 
8-9 тижня гестації подрібнюють ножицями, супер-
натант переносять у іншу пробірку, центрифугу-
ють, отримують суспензію клітин-міобластів зада-
ної концентрації (10 млн./мл), ін'єкційно вводять в 
уражені м'язи у обсязі 0,5 мл (5-6 ін'єкцій на один 
м'яз). Таких введень може бути 3-4 на один курс 
лікування. 

В порівнянні із прототипом, запропонований 
спосіб має ряд переваг : 

- клітини донора не переносять процедуру 
трансфекції гену дистрофіну і вірусів, зберігають 
свої біологічні властивості; 

- алогенні міобласти не експресують антигенів 
вірусів і не викликають на себе антигенспецифічну 
відповідь з боку імунної системи; 

- запропонований метод є менш фінансово за-
тратний. 
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