HUN-REN Magyar Kutatasi Halozat

Mitol lesz sikeres egy gyogyszerfejlesztés?
Magyar kutatok elemzései adhatnak valaszt
a kérdésre

Az utbébbi 20 év kutatasainak eredményei egyutt vihetik kézelebb a kutatdkat az Uj gydgyszerek és
terapiak fejlesztéséhez. De hogyan lesz sikeres egy korabban nem hasznalt gydgyszerjelolt? A HUN-
REN Természettudomanyi Kutatékdzpont Gydgyszerinnovacids Kézpont és a Nemzeti
Gyogyszerkutatasi és Fejlesztési Laboratérium kutatdi az AstraZeneca és a Novartis szakembereivel
0sszefogva eddig sosem publikalt adatokat is elemeztek, és hdrom lehetséges Uj utat is
feltérképeztek.

»Az Uj gyogyszerek felfedezésének legjobb mddja az, ha egy régivel kezdjik” - mondta James Black,
aki a racionalis gydgyszertervezés mddszereinek kidolgozasaért és ezzel két életment6 gydgyszer
felfedezésért kapott orvosi Nobel-dijat 1988-ban. A vezetd gydgyszergyarakkal kdzosen végzett
magyar kutatas is ebbdl a felismerésbdl indult és az eddigi legnagyobb - részben soha nem publikalt -
adatkészlet vizsgalataval hatékony stratégiak azonositasat kindlja az Uj gydgyszerjeldltek
felfedezéséhez. A kutatok a Nature Reviews Drug Discovery hasabjain megjelent kutatasukban tobb
szaz, az elmult 20 évben megvaldsitott kutatasi program elemzésével adnak Utmutatast az Uj terapias
célpontokra épiil6 gydgyszerfejlesztéshez.

Az onkoldgiai és neurolégiai betegségek esetében kiléndsen nagy a varakozas az Uj
terapias lehetdségekre.

A 2000-es évek elején, az emberi génkészlet feltérképezésével a legtébben arra szamitottak, hogy ez
a paratlan tudomanyos eredmény szinte azonnal Uj terapidk megjelenéséhez vezet majd. A kutatdasok
soradn azonban csupan korilbelil 700 fehérje szolgal célpontként a jelenleg ismert tobb mint 1500
gydgyszer esetében, noha az emberi test kdzel 20 000 fehérjét kédol. Bar nem mindegyik alkalmas
gyodgyszercélpontnak, szamos olyan, betegséget okozo fehérje létezik, amely potencidlisan kezelhetd
lenne. Ezért az eddig ki nem hasznalt gyégyszercélpontokban még rengeteg felfedezésre vard
lehetdség rejlik.

Az egyre szélesebb korben rendelkezésre allo genetikai és diagnosztikai adatok mesterséges
intelligenciaval kombinalva Uj gydgyszercélpontok azonositasat teszik lehetévé, ezekhez azonban Uj
gyogyszerjeldlteket is kell talalni. A gydgyszerjeldltek kutatdsa még a korabban mar sikerrel célzott
fehérjék esetében is komoly kihivast jelent, az Gjonnan azonositott célpontok esetén pedig ez
kildndsen igaz.

A most megjelent tanulmanyban a kutaték tébb mint 400 olyan kutatdsi programot
vizsgaltak, amelyek sikeresen azonositottak gydgyszerjeldlteket. A hagyomanyos
célpontok esetében az elemzés ramutatott arra, hogy a sikeres gydgyszerjeldltek
tulajdonsagai szlik tartomanyban mozognak, amelyek altaldnos iranymutatasként
szolgalhatnak a jov6 gydgyszerjeldltjei szamara.


https://www.nature.com/articles/s41573-025-01225-1
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A kutatdsok olyan Uj gyégyszercélpontokra is kiterjedtek, amelyeket korabban a hagyomanyos
maddszerekkel nehezen - vagy egyaltaldn nem - lehetett gydgyszerrel befolyasolni.

» Az egyik ilyen Uj lehetéség a betegséget okozd fehérje gatlasa helyett annak célzott lebontasat
éri el. A szervezetben feleslegessé valt fehérjék lebontdsara szakosodott rendszer igy a
betegséget okozd fehérjét egyszerlen eltavolitja a szervezetbdl.

e Egy masik igéretes lehetdség a betegséget okozo fehérjék kommunikacids halézatat valtoztatja
meg. Ha az egészséges sejtben egymashoz nem kapcsolddo fehérjék mégis talalkoznak és igy
betegséget okoznak, akkor a sejten bellli kommunikaciét a kélcsonhatasuk
megakadalyozasaval lehet helyreadllitani. Ha pedig a betegséget az egymassal kapcsolatban all6
fehérjék kozti kdlcsdonhatas ellehetetlenlilése okozza, akkor a hidnyz6 kélcsonhatasok pétlasa
lesz a cél - magyarazza Keser( Gyorgy Miklés, a HUN-REN TTK Gydgyszerinnovacios Kézpont
igazgatdja. Ha a célzott fehérjével kevés ponton tudnak kapcsolddni, a kutaték olyan megoldast
is alkalmaznak, amely sordn a molekula kémiai kétéssel rogziil a fehérjéhez. igy tartésan,
visszafordithatatlanul médositjak a kéros fehérjét, amely ezutan mar nem tudja betélteni karos
szerepét a szervezetben.

o Uj megkézelitést jelent, olyan kis, fehérjékre emlékeztetd molekuldk - peptidek - |étrehozésa is,
amelyeket gyUrd alakba zarva ellenallobba és hatékonyabba valnak. Ezek a gy(ris peptidek
szintén igéretes gydgyszerjeldltek lehetnek.

Az elemzés kulon értéke, hogy az Uj stratégiak sajatossagait is feltarja, és ramutat: ezek gyakran
gyoOkeresen eltérd tulajdonsagu gydgyszerjeldltekhez vezetnek, mint korabban. A most k6zolt
eredmények igy hozzdajarulnak ahhoz, hogy az Uj megkozelitésekkel olyan gydgyszercélpontok, és
ezaltal a vellk 6sszefliggd betegségek ellen is sikeresen lehessen gydgyszerjeldlteket talalni,
amelyeket a hagyomanyos megoldasokkal nem lehetett kezelni.
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