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Aktivujici mutace v receptoru FGFR3 zpUsobuji nejrozsifenéjsi genetickou formu kostni
dysplazie, tzv. achondroplazii. Léky v soucasné dobé pouzivané pro terapii achondroplazie
maji pouze omezeny efekt kvali vzniku rezistence, coz vede k nutnosti vyvinout nové |écebné
pristupy. Hlavnim cilem projektu bylo vyvinout novou terapii.

Prvotni experimenty, provedené v roce 2017, ukazovaly uc¢innou inhibici funkce FGFR3
pomoci RNA aptameru, malé RNA molekuly vyvinuté proti jednomu z pfirozenych aktivatord
FGFR3, rlistovému faktoru jménem FGF2. V rdmci projektu byla vyvinuta nova terapie
achondroplazie, ktera je nyni testovana ve druhé fazi klinickych studii. Byly popsany dva nové
mechanismy funkce FGFR3 v rostouci kosti a charakterizovana molekularni patologie tfi
novych kostnich dysplazii. Grant podpofil celkem 11 plvodnich védeckych studii,
publikovanych v pfednich periodikach; 6 studii vedla laborator Krej¢iho a zapojilo se do nich
vice nez 70 védcl z celého svéta. Projekt umoznil uzsi spolupraci s americkymi védci z
Kalifornské univerzity v Los Angeles (UCLA); celkem 8 ¢lank( bylo publikovano spolecné s
védci z UCLA.

Ziskané vysledky ovlivni celosvétovou védeckou a lékaiskou komunitu zabyvajici se kostni
dyspldzii, a mohou vést k Uspésné |é¢bé achondroplazie. Je mozné, Ze vysledky
uskutec¢néného badani pomohou k lepsi kvalité Zivota stovkam tisict déti, které dnes na svété
trpi achondroplazii.
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