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Prawidtowe funkcjonowanie miesni jest niezbedne do wykonywania codziennych czynnosci zyciowych,
takich jak jedzenie, méwienie, oddychanie, itp. Integralnos¢ sarkolemmy (btony miesniowej) jest
utrzymywana przez kompleks glikoprotein powigzanych z dystrofing (DGC). Funkcjonowanie DGC jest
zaburzone w wielu dystrofiach miesniowych. Na przyktad, brak dystrofiny spowodowany mutacjami w
genie kodujgcym to biatko jest gtéwna przyczyna dystrofii miesniowej Duchenne'a (DMD). Obecnie nie
istnieje lekarstwo na DMD, a leczenie ma na celu jedynie ostabienie objawdw. Prowadzonych jest wiele
badan klinicznych nad DMD, a wiekszo$¢ z nich koncentruje sig na przywroceniu produkgji dystrofiny
w miesniach. Co istotne, brak dystrofiny prowadzi do degradacji B-dystroglikanu (B-DG), ktory taczy
macierz pozakomdrkowg z cytoszkieletem aktyny. Wynika to z faktu, ze przy braku dystrofiny, motyw
PPXY na B-DG jest odstoniety i ulega fosforylacji, co prowadzi do degradacji B-DG. Pomimo wieloletnich
badann nad DMD, wcigz niewiele wiemy o biatkach regulujgcych stabilizacje B-DG na powierzchni
komaorek. Prowadzone przez nas badania majg na celu zidentyfikowanie nowych biatek, ktore wchodzg
w interakcje z motywem PPXY B-DG i stabilizujg B-DG poprzez zapobieganie jego fosforylacji.
Dodatkowo, bedziemy badaé jakimi szlakami B-DG jest transportowany wewnatrz komérek podczas
jego degradacji. Zbadamy mozliwoéé wykorzystania nowoodkrytych biatek w leczeniu DMD, oraz
potencjalnie innych typoéw dystrofii miesniowych. Wyniki naszych badan mogg mie¢ wazine
zastosowanie kliniczne.



