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În perioada 25-27 ianuarie 2018 a avut loc, 
în vechiul și frumosul oraș polonez Cracovia, 
Congresul Științific Internațional în Atrofie 
Musculară Spinală (SMA) organizat de Organizația 
Internațională SMA Europe. Aceasta este o 
organizație umbrelă fondată în 2006 a cărei 
misiune este oferirea unui cadru pentru toți 
membrii săi de a colabora în vederea accelerării 
căilor de cercetare în SMA și a îmbunătăți calitatea 
vieții persoanelor care trăiesc cu SMA. Din partea 
României o numeroasă echipă de medici și 
specialiști, reprezentanți ai asociațiilor de pacienți 
afectați de SMA (Asociația SMACARE care este și 

membra SMA Europe și Asociația pentru ajutorarea 
persoanelor suferinde de atrofie musculară spinală) 
și părinți ai copiilor cu SMA.

Congresul Științific Internațional în Atrofie 
Musculară Spinală Cracovia, s-a desfășurat pe 
o perioadă de 3 zile, pline și extrem de bogate 
din punct de vedere informațional, un congres 
preponderent științific de specialitate, care s-a 
adresat îndeosebi specialiștilor și mai puțin 
pacienților și aparținătotilor acestora. Congresul 
a reunit cercetători renumiți din S.U.A., Italia, 
Singapore, Germania, Japonia, Marea Britanie, 
Canada, Spania și Franța.

În cadrul congresului au avut loc prezentări și 
workshopuri care variază de la funcția biologică 
de bază a proteinei SMN la studiile clinice privind 
biomarkeri, la actualizări privind ultimele evoluții 
ale studiilor clinice. Cercetarea clinică se axează în 
prezent pe Spinraza (care este deja aprobat) și pe 
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Noile descoperiri științifice 
susțin că prezentul și viitorul 
SMA nu mai reprezintă un punct 
terminus pentru pacienții afectați
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alte terapii care sunt încă în curs de 
dezvoltare. Actualizările din studiile 
clinice arată că se înregistrează încă 
progrese promițătoare privind alte 
terapii decât Spinraza, evidențiind 
posibilitatea ca tratamente 
ulterioare să devină disponibile în 
viitorul apropiat. 

Au fost prezentate  efectele 
clinice ale puncției cu nusinersen, 
actualmente Spinraza, pentru 
mai multe categorii de pacienți, 
cu rezultate uimitoare. De 
asemenea, au fost prezentate 
și stadiile actuale ale studiilor 
clinice avansate care se pare că 
au rezultate foarte promițătoare: 
AveXis (AVXS-101) - care este o 
terapie genica aducătoare de 
speranța; Roche cu R67916 – 
care este un medicament oral și 
Roche cu Oleoxime; Cytokinetics/
Asstellas cu CK -2127107 și multe 
alte posibile viitoare tratamente 
inovative în studiu, ale căror 
rezultate actuale, firește încă în 
stadiul de experiment, prezintă 
o cu totul altă imagine a acestei 
maladii. 

În acestă nouă paradigmă/
abordare se vorbește cu entuziasm 
și încredere despre prelungirea 
speranței de viață a pacienților 
afectați de SMA și îmbunătățirea 
vieții acestora. Cercetătorii sunt de 
părere că aceste două deziderate 
nu mai reprezintă imposibilul, ci 
devin niște obiective realizabile in 
viitorul apropiat.

Pentru specialiștii din Europa, 
și nu numai, preocupați de 
studiul acestei maladii, acest 
congres a reprezentat o întâlnire 
la nivel internațional extrem de 
importantă, un prim contact 
semnificativ și real  în sprijinul 
acestei maladii genetice rare și 
progresive, care sperăm să aibă 
răsunetul și importanța de care este 
nevoie pentru îmbunătățirea vieții 
celor afectați de SMA.


