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Wamorolon jako alternatywa dla standardowej
terapii steroidowej w leczeniu dystrofii mie$niowej
Duchenne’a — analiza skutecznosci i bezpieczenstwa

Vamorolone as an alternative to standard steroid therapy
in the treatment of Duchenne muscular dystrophy
— analysis of efficacy and safety

Anna Lemska®, Maria Mazurkiewicz-Beldzinska

Klinika Neurologii Rozwojowej, Gdariski Uniwersytet Medyczny

STRESZCZENIE

Dystrofia miesniowa Duchenne’a (DMD, Duchenne muscular dystrophy) to postepujaca choroba nerwowo-miesniowa
spowodowana mutacja w genie DMD, ktéry koduje biatko zwane dystrofing. Choroba jest dziedziczona w sposob sprzezony
z chromosomem X. Utrata funkgcji dystrofiny prowadzi do destabilizacji btony komoérkowej, zaburzenia mechanizmoéw
naprawczych, uszkodzenia miesni oraz powiktan kardiologicznych.

Dystrofia miesniowa Duchenne’a — choc jest najczestsza miopatia o podfozu genetycznym — nalezy do choréb rzadkich
i wystepuje przede wszystkim u chtopcow. Pierwsze objawy pojawiaja sie zwykle miedzy 2. a 3. rokiem zycia. Naleza do nich
opdznienie rozwoju ruchowego, kaczkowaty chéd, trudnosci we wstawaniu z podtogi oraz ostabienie migsni proksymalnych.
Wraz z postepem choroby dochodzi do utraty zdolnosci samodzielnego chodzenia, a nastepnie do powiktarn oddechowych
i kardiologicznych, ktére stanowia najczestsza przyczyne zgonu — zazwyczaj przed 30. rokiem zycia.

Podstawa leczenia pozostajg doustne glikokortykosteroidy, takie jak prednizon i deflazakort. Leki te wydtuzajg przezycie
i poprawiaja jakos¢ zycia pacjentow, ale wigza sie z ryzykiem wystapienia dziatan niepozadanych, wsréd ktérych najczestszymi
sg: otylos¢, nadcisnienie tetnicze, osteoporoza i zwiekszona podatnos¢ na ztamania, zahamowanie wzrostu, cukrzyca,
powiktania skérne, infekcje oraz zaburzenia zachowania.

W 2023 roku zarejestrowano nowy lek — dysocjacyjny glikokortykosteroid wamoloron. W poréwnaniu z dotychczas sto-
sowanymi preparatami charakteryzuje sie¢ on mniejszym ryzykiem wystapienia dziatan niepozadanych, co czyni go istotna
alternatywa w leczeniu chorych na DMD.

Stowa kluczowe: dystrofia miesniowa Duchenne’a, DMD, wamorolon, dystrofina, gen DMD, glikokortykosteroidy,
diagnostyka genetyczna

ABSTRACT

Duchenne muscular dystrophy (DMD) is a progressive neuromuscular disorder caused by a mutation in the DMD gene,
which encodes the protein dystrophin. The disease is inherited in an X-linked manner. Loss of dystrophin function leads
to destabilization of the cell membrane, impairment of repair mechanisms, muscle damage, and cardiac complications.

Although DMD is the most common genetically determined myopathy, it is classified as a rare disease and occurs primarily
in boys. The first symptoms usually appear between the ages of 2 and 3 years. They include delayed motor development,
waddling gait, difficulty rising from the floor, and weakness of proximal muscles. As the disease progresses, patients lose
the ability to walk independently, followed by the development of respiratory and cardiac complications, which are the
leading cause of death — typically before the age of 30.
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The mainstay of treatment remains oral glucocorticosteroids such as prednisone and deflazacort. These drugs prolong
survival and improve quality of life, but are associated with adverse effects. The most common include: obesity, hyper-
tension, osteoporosis and increased fracture risk, growth retardation, diabetes, dermatological complications, infections,

and behavioral disorders.

In 2023, a new drug — vamolorone, a dissociative glucocorticosteroid — was approved. Compared to previously used
agents, itis associated with a lower risk of side effects, making it an important therapeutic alternative for patients with DMD.

Keywords: Duchenne muscular dystrophy, DMD, vamorolone, dystrophin, DMD gene, glucocorticoids, genetic diagnosis

WPROWADZENIE

Dystrofia miesniowa Duchenne’a (DMD, Duchenne
muscular dystrophy) to postepujaca choroba nerwowo-
-mies$niowa, wywotana mutacjami w genie DMD sprzezo-
nym zchromosomem X. Gen ten obejmuje okoto 2,4 mln par
zasad (ok. 1,5% chromosomu X) i jest najdtuzszym znanym
genem w genomie cztowieka. Z promotoréw genu DMD
powstaja rézne izoformy dystrofiny o masie czasteczko-
wej od 40 do 427 kDa. W zaleznosci od lokalizacji mutacji,
moga one wptywac wylacznie na petnowymiarowg izo-
forme Dp427 lub takze na krétsze warianty biatka. Utrata
funkcjonalnej dystrofiny — szczegdlnie Dp427 w miesniach
szkieletowych i w sercu — prowadzi do destabilizacji btony
komérkowej, uposledzenia mechanizméw naprawczych,
uszkodzenia miesni i zaburzen kardiologicznych [1, 2].

Dystrofia miesniowa Duchenne’a dotyczy gtéwnie
chtopcdw, z czestoscig wystepowania szacowana na 1:3500-
-5050 zywych urodzen ptci meskiej [3]. Choc zaliczana jest
do choréb rzadkich, pozostaje najczestsza genetyczna
miopatia. Objawy kliniczne pojawiaja sie zwykle miedzy
2. a 3. rokiem zycia i obejmuja miedzy innymi opdznie-
nie rozwoju ruchowego, chéd kaczkowaty, trudnosci we
wstawaniu z podtogi (objaw Gowersa), ostabienie miesni
proksymalnych oraz pseudohipertrofie tydek. Postepuja-
ca degeneracja miesni prowadzi do utraty zdolnosci cho-
dzenia w wieku 11-13 lat, a zgon nastepuje najczesciej
w pdznej adolescencji lub w trzeciej dekadzie zycia, gtéwnie
w wyniku powikfart oddechowych i kardiologicznych; prze-
zycie > 30 lat zdarza sie rzadko [1, 4].

Standardem leczenia pozostajg doustne glikokorty-
kosteroidy (np. prednizon, deflazakort), ktére opdzniaja
utrate funkcji lokomocyjnych i wydtuzaja przezycie, jednak
ich przewlekte stosowanie wiaze sie z licznymi dziataniami
niepozadanymi, miedzy innymi zzahamowaniem wzrostu,
przyrostem masy ciata, zaburzeniami nastroju, niewydolno-
$cig nadnerczy, zespotem Cushinga, osteopenia i ztamania-
mi patologicznymi. Dlatego poszukuje sie nowych terapii,
zachowujacych skutecznos¢ doustnych glikokortykostero-
idéw przy lepszym profilu bezpieczenstwa [1, 4, 5.

Wamorolon jest steroidowym lekiem przeciwza-
palnym nowej klasy, opracowanym jako alternatywa
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dla tradycyjnych glikokortykosteroidéw. Brak grupy
11B-hydroksylowej sprawia, ze nie jest substratem dla enzy-
moéw 11B-hydroksysteroidowej dehydrogenazy, co zmniej-
sza ryzyko dziatan niepozadanych, zwtaszcza kostnych.
Ponadto wamorolon dziata jako antagonista receptora
mineralokortykoidowego, co jest cecha niespotykana wsrdd
dotychczas stosowanych glikokortykoidéw [6-8].

W przeprowadzonych dotychczas badaniach wykazano,
ze wamorolon poprawia funkcje motoryczne w stopniu
poréwnywalnym z prednizonem, przy korzystniejszym pro-
filu bezpieczenstwa (stwierdzono m.in. brak zahamowania
wzrostu i mniejszy wptyw na zachowanie). Kluczowe bada-
nie kliniczne (VISION-DMD), obejmujace 121 pacjentow
w wieku > 4, ale < 7 lat, wcze$niej nieleczonych glikokortyko-
steroidami, wykazato, ze dawka 6 mg/kg/d. poprawia wyniki
testow motorycznych w stopniu zblizonym do prednizonu,
przy mniejszej toksycznosci ogdélnoustrojowe;j [8].

Celem niniejszej pracy jest omoéwienie skutecznosci
i bezpieczeristwa wamorolonu w leczeniu DMD na podsta-
wie dostepnych wynikéw badan klinicznych.

METODYKA BADANIA

W badaniu klinicznym VISION-DMD udziat wzieto
121 chtopcédw z potwierdzonym rozpoznaniem DMD, w wie-
ku od 4 do 7 lat, wczes$niej nieleczonych steroidami. Bada-
nie miato charakter randomizowany, podwdéjnie zaslepiony
i byto prowadzone w 33 osrodkach klinicznych.

Pacjentéw losowo przydzielono do jednej z szesciu
grup. Dwie grupy otrzymywaty wamorolon w dawkach
2mg/kg m.c./d.i6 mg/kg m.c./d. przez 48 petnych tygodni.
Pozostate grupy przez 24 tygodnie otrzymywaty placebo lub
klasyczna terapie steroidowa, a nastepnie zostaty przetaczo-
ne (metoda crossover) na wamorolon. Wyniki analizowano
zaréwno osobno dla kazdej fazy, jak i w odniesieniu do
efektéw zmiany leczenia.

Do oceny skutecznosci zastosowano pie¢ kluczowych
testow motorycznych: czas wstawania z lezenia (TTSTAND,
time to stand), test 6-minutowego marszu (6MWT, 6-minute
walk test), czas biegu na 10 metréw (TTRW, time to run/walk
10 meters), wspinanie po schodach (TTCLIMB, time to
climb) oraz skale oceny funkcji motorycznych u pacjentéw
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Tabela I. Wyniki analizy zmiany w stosunku do wartosci wyjsciowej po stosowaniu wamorolonu w dawce 6 mg/kg m.c./d. lub wamorolonu

w dawce 2 mg/kg m.c./d. w poréwnaniu z prednizonem w dawce 0,75 mg/kg m.c./d. oraz z placebo w 24. tygodniu [8]

Table I. Results of the analysis of change from baseline after treatment with vamorolone at a dose of 6 mg/kg/day or 2 mg/kg/day, compared with

prednisone at a dose of 0.75 mg/kg/day and with placebo at week 24 [8]

Predkos¢ TTSTAND [wstawanie/s]/ Placebo Wamorolon Wamorolon Prednizon
TTSTAND w sekundach [s/wstawanie] 2 mg/kg m.c./d. 6 mg/kg m.c./d. 0,75 mg/kg m.c./d.
Srednia wartos¢ wyjéciowa [wstawanie/s] 0,20 0,18 0,19 0,22
Srednia wartos¢ wyjéciowa [s/wstawanie] 5,555 6,07 597 4,92
Srednia zmiana po 24 tygodniach
[wstawanie/s] -0,012 0,031 0,046 0,066
Poprawa w zakresie [s/wstawanie] -0,62 0,31 1,05 1,24
Réznica w poréwnaniu z placebo*
[wstawanie/s] - 0,043 (0,007;0,079) 0,059 (0,022; 0,095) Nie podano
[s/wstawanie] 0,927 (0,042; 1,895) 1,67 (0,684; 2,658) Nie podano
Wartosc p - 0,020 0,002 Nie podano

L s Wamorolon Wamorolon Prednizon
Odlegtos¢ GMWT (w metrach) Placebo 2 mg/kg m.c./d. 6 mg/kg m.c./d. 0,75 mg/kg m.c./d.
Srednia wyjsciowa (m) 354,5 316,1 312,5 3433
Srednia zmiana po 24 tygodniach -11,4 +25,0 +24,6 +44,1
Réznica w poréwnaniu z placebo* - 36,3 (8,3; 64,4) 35,9(8,0;63,9) Nie podano
Wartos¢ p - 0,011 0,012 Nie podano

Srednie zmiany i réznice — oparte na modelu $rednie najmniejszych kwadratéw (LSM, least-squares means) i srednie réznice; liczby dodatnie oznaczaja poprawe w poréwnaniu
z wartoscig wyjsciowa; *réznice w LSM przedstawiono w przypadku 95% Cl (confidence interval); m (mean) — Srednia; TTSTAND — czas wstawania z lezenia (time to stand);

6MWT — test 6-minutowego marszu (6-minute walk test)

chodzacych (NSAA, North Star Ambulatory Assessment).
Ponadto oceniano wzrost, wskaznik masy ciata (BMI, body
mass index), biomarkery kostne oraz czesto$¢ wystepowania
dziatan niepozadanych.

W badaniu zastosowano podwdjne zaslepienie
w schemacie double-dummy. Kryterium wtgczenia obej-
mowato miedzy innymi TTSTAND < 10 s, a protokét
zarejestrowano w ClinicalTrials.gov — NCT03439670. Ze
wzgledu na ograniczenia pandemiczne dopuszczono
mozliwos¢ zdalnej oceny TTSTAND (wideoweryfikacja).
W przypadku pozostatych punktéw korncowych czesciej
obserwowano braki danych w okresach obowigzywania
restrykcji COVID-19 [8].

WYNIKI BADANIA

Wyniki 48-tygodniowego leczenia wykazaty, ze skutecz-
nos$¢ wamorolonu w dawce 6 mg/kg m.c./d. — wczesniej
potwierdzona w przypadku 24 tygodni terapii — zostata
utrzymana we wszystkich 5 analizowanych punktach kon-
cowych (TTSTAND, TTRW, TTCLIMB, 6MWT, skala NSAA).
Wamorolon w dawce 2 mg/kg m.c./d. réwniez przynidst
poprawe do 24. tygodnia terapii, jednak p6zniej obserwo-
wano stabilizacje lub niewielki spadek wynikéw, szczegélnie
wTTSTAND i 6MWT, gdzie efekty po 48 tygodniach byty zbli-
zone do wartosci poczatkowych. W tabeli | przedstawiono
wyniki analizy zmiany w stosunku do wartosci wyjsciowe;j
po zastosowaniu wamorolonu w dawce 6 mg/kg m.c./d.
lub wamorolonu w dawce 2 mg/kg m.c./d. w poréwnaniu

z prednizonem w dawce 0,75 mg/kg m.c./d. oraz z placebo
w 24. tygodniu.

Analiza zaleznosci od dawki po 48 tygodniach wyka-
zata istotng statystycznie przewage wamorolonu w daw-
ce 6 mg/kg m.c./d. nad dawka 2 mg/kg m.c./d. w trzech
parametrach motorycznych z pieciu: predkosci wstawania
z lezenia (TTSTANDV, time to stand velocity) (p = 0,010),
dystansie pokonanym w tescie 6-minutowego marszu
(6MWD, 6-minute walk distance) (p = 0,047) i predkosci
wspinania sie po schodach (TTCLIMB, time to climb velocity)
TTCLIMBV (p=0,031). Réznice w przypadku predkosci biegu
na 10 metréw (TTRWV, time to run/walk 10 meters velocity)
iNSAA nie byty istotne statystycznie, chociaz lepsze $rednie
wyniki réwniez osiggnieto w grupie pacjentéw przyjmuja-
cych wamorolon w dawce 6 mg/kg m.c./d.

Pozostate miary skutecznosci (sita miesniowa, satys-
fakcja z leczenia, funkcje psychospoteczne) nie wykazaty
istotnych réznic pomiedzy grupami dawkowymi.

Uczestnicy otrzymujacy placebo w pierwszym okre-
sie badania przekwalifikowani na wamorolon w dawce
6 mg/kg m.c./d. wykazali poprawe we wszystkich punktach
koncowych po 20 tygodniach leczenia, co potwierdza sku-
teczno$¢ leku nawet przy op6znionym rozpoczeciu terapii.
Efekty byty mniejsze w grupie przekwalifikowanej na wamo-
rolon w dawce 2 mg/kg m.c./d. W poréwnaniu z grupa od
poczatku leczong wamorolonem w dawce 6 mg/kg m.c./d.
pacjenci z op6éznionym rozpoczeciem osiagneli zblizone
wyniki TTSTANDV, TTRWV i NSAA.
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Tabela Il. Tabela dawkowania [7]
Table Il. Dosing table [7]

6 mg/kg m.c./d. 4 mg/kg m.c./d. 2 mg/kg m.c./d.
Masa ciata [kg] Dawka [mg] Dawka [ml] Dawka [mg] Dawka [ml] Dawka [mg] Dawka [ml]
12-13 72 1,8 48 1,2 24 0,6
14-15 84 2,1 56 14 28 0,7
16-17 96 2,4 64 1,6 32 08
18-19 108 2,7 72 18 36 09
20-21 120 3 80 2 40 1
22-23 132 33 88 2,2 44 1,1
24-25 144 3,6 96 24 48 1.2
26-27 156 39 104 2,6 52 13
28-29 168 4,2 112 28 56 14
30-31 180 4,5 120 3 60 15
32-33 192 48 128 3,2 64 1,6
34-35 204 51 136 34 68 1,7
36-37 216 54 144 3,6 72 18
38-39 228 57 152 38 76 1,9
=40 240 6 160 4 80 2
W grupie crossover z prednizonu na wamorolon w dawce DYSKUSJA
6 mg/kg m.c./d. utrzymano poprawe we wszystkich punk- Wyniki badania VISION-DMD wskazuja, ze wamorolon
tach koncowych, zas przejscie na dawke 2 mg/kg m.c./d. moze byc¢ realng alternatywa dla tradycyjnych steroidéw
skutkowato wieksza zmiennoscia wynikéw — poprawa w leczeniu DMD. Szczegdlnie dawka 6 mg/kg m.c./d. zapew-
zostata utrzymana w przypadku TTSTANDV, 6MWD i NSAA, niata najtrwalszg poprawe funkcji motorycznych — w tym
ale zaobserwowano niewielki spadek TTRWViTTCLIMBV [8]. TTSTANDV, 6MWD oraz TTCLIMBV — a jej skutecznosc
Wamorolon jest wskazany w leczeniu dystrofii miesnio- utrzymywata sie do 48. tygodnia obserwacji. Dawka 2 mg/
wej Duchenne’a u pacjentéw od 4. roku zycia. Zalecana /kg m.c./d. réwniez przynosita korzysci, jednak w drugiej
dawka leku wynosi 6 mg/kg m.c./d. u pacjentéw z masg potowie badania obserwowano czesciowy spadek efektéw
ciata <40 kg. U chorych zmasa ciata > 40 kg zalecana dawka w poréwnaniu z dawka wyzsza.
wamorolonu wynosi 240 mg (co odpowiada 6 ml leku o ste- Istotnym wnioskiem byta mozliwo$¢ odwrdcenia dziatan
zeniu 40 mg/dl) raz na dobe. Dawke dobowa mozna zmniej- niepozadanych wywotanych prednizonem. Po przejsciu
szy¢ do 4 mg/kg m.c./d. lub do 2 mg/kg m.c./d. w zalez- z prednizonu na wamorolon u chtopcéw obserwowano
nosci od indywidualnej tolerancji leku. Pacjenci powinni wyrazne przyspieszenie wzrostu (catch-up growth), stabili-
by¢ leczeni najwyzsza tolerowang dawka. Lek stosowany zacje przyrostu masy ciata oraz szybka poprawe markeréw
jest w postaci zawiesiny podawanej doustnie, zawierajacej obrotu kostnego (osteokalcyna, P1INP, CTX1), wczesniej
40 mg wamorolonu na 1 ml ptynu. W tabeli Il przedstawiono zahamowanych przez prednizon. Dodatkowo odnotowa-
zalecane dawki w zaleznosci od masy ciata [7]. no zmniejszenie probleméw behawioralnych i mniejsze
U chorych stosujacych wamorolon przez ponad nasilenie cech zespotu cushingoidalnego.
tydzien nie nalezy nagle zmniejsza¢ dawki. W razie Profil bezpieczeristwa wamorolonu okazat sie korzyst-
koniecznosci jej redukcji nalezy zmniejszac j stopniowo, niejszy w poréwnaniu ze standardowg terapia steroido-
w ciggu kilku tygodni, na kazdym etapie o ~20% w sto- wa. Najczestsze dziatania niepozadane obejmowalty infek-
sunku do poprzedniej dawki. Czas trwania kazdego etapu cje gornych drég oddechowych, wymioty oraz fagodne
redukcji nalezy dostosowac w zaleznosci od indywidual- cechy cushingoidalne, ale ich czesto$¢ i stopien nasile-
nej tolerancji. Szczeg6towe informacje dotyczace dziatan nia byty mniejsze niz w przypadku prednizonu. Co waz-
niepozadanych, interakcji zinnymi lekami i szczegélnych ne, nie zaobserwowano zahamowania wzrostu liniowe-
grup pacjentéw znajduja sie w charakterystyce produktu go — typowego problemu podczas dtugotrwatej terapii
leczniczego [7]. glikokortykosteroidami.
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Warto zauwazy¢, ze w 24. tygodniu badania obserwowa-
no cechy supresji osi podwzgorze-przysadka-nadnercza we
wszystkich ramionach aktywnego leczenia (w tym zwamo-
rolonem), jednak do 48. tygodnia nie wykazywata ona
progresji. Rbwnoczesnie zachowaly sie korzystne réznice
w zakresie wzrostu, biomarkeréw kostnych oraz zgtaszanych
probleméw behawioralnych wzgledem prednizonu [6, 8].

Badanie miato jednak pewne ograniczenia, na ktére
zwrdcili uwage prowadzacy je badacze: stosunkowo mate
liczebnosci w grupach crossover (ograniczajace moc staty-
styczna), brak korekgji dla wielokrotnych poréwnan w ana-
lizach po 48 tygodniach oraz utrudnienia w pomiarach
wynikajace z pandemii COVID-19 (brak petnych danych
w czesci testow motorycznych). Mimo to, wyniki dostarczyty
dowoddw klasy | potwierdzajgcych, ze wamorolon w dawce
6 mg/kg m.c./d. utrzymuje skutecznos¢ w zakresie funkgji
motorycznych przez co najmniej 48 tygodni, jednoczesnie
powodujac mniej dziatar niepozadanych niz prednizon [8].

W sSwietle powyzszych danych, wamorolon stat sie
alternatywa dla dotychczas znanych i stosowanych ste-
roidéw, pozwalajac na zachowanie réwnowagi pomiedzy
skutecznoscia a bezpieczenstwem. Konieczne sa jednak
dalsze badania obejmujace dtuzszy okres obserwacji, aby
potwierdzi¢ trwatos¢ efektéw klinicznych oraz oceni¢ wptyw
leku na przebieg choroby w dtuzszej perspektywie.

WNIOSKI

Wamorolon wykazuje skutecznos¢ terapeutyczng porow-
nywalng z tradycyjna steroidoterapig w leczeniu DMD, przy
znacznie mniejszym ryzyku wystapienia dziatan niepoza-
danych. Lek ten moze poprawic¢ jakos¢ zycia dzieci z DMD,
ograniczajac negatywne skutki uboczne dtugoterminowego
leczenia dostepnymi na rynku steroidami. Najwyzsza dawka
(6 mg/kg m.c./d.) zapewnia najwieksza korzys¢ kliniczna,
jednak wymaga czujnosci w zakresie potencjalnych dziatan
niepozadanych. Dotychczas przeprowadzone randomizowa-
ne badanie kliniczne z 48-tygodniowa obserwacja potwier-
dzito, ze wamorolon w dawce 6 mg/kg m.c./d. poprawia
funkcje motoryczne w stopniu zblizonym do prednizonu,
przy korzystniejszym profilu bezpieczenstwa, co w tacznej
ocenie dostarcza dowoddw klasy | na utrzymujaca sie przez
48 tygodni skutecznos¢ leku w tej dawce [8].

Wyniki 30-miesiecznego badania przedtuzonego
dostepu (Mah i wsp. [6]) wskazuja, ze efekt terapeutyczny
wamorolonu moze utrzymywac sie w dtuzszej perspekty-
wie, a dtugotrwata terapia wigze sie z istotnie mniejszym
ryzykiem zahamowania wzrostu i innych powaznych
dziatan niepozadanych w poréwnaniu ze standardowg
glikokortykosteroidoterapia. Wyniki te wspieraja mozliwo$¢
utrzymania efektéw klinicznych i korzystniejszego profilu
wzrostowego w dtuzszym okresie obserwacji.

Z ekonomicznego punktu widzenia terapia wamoro-
lonem pozostaje kosztowna, jednak w perspektywie dtu-
goterminowej moze okazac sie optacalna dzieki redukgji
dziatan niepozadanych i poprawie jakosci zycia pacjen-
toéw, co potencjalnie ograniczy wydatki zwigzane z opieka
medyczna pacjentéw z DMD.

Niezbedne s3 dalsze, wieloletnie badania randomizo-
wane z udziatem wiekszych grup pacjentéw, ktére pozwola
potwierdzi¢ utrzymywanie sie skutecznosci oraz dokona¢
petnej, dtugoterminowej oceny bezpieczenistwa stosowania
wamorolonu. Pomimo braku danych z dtugoletniej obser-
wacji, wamoloron stanowi obecnie obiecujaca alternatywe
dla klasycznych steroiddéw, ktéra w niedalekiej przysztosci
moze zmieni¢ standard opieki nad pacjentami z dystrofig
migsniowg Duchenne’a.
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