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2 TRATAMENTO COM CHAPERONES FARMACOLOGICOS
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MUTAGOES LOCALIZADAS EM TODOS OS DOMINIOS DA PAH
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Ensaios clinicos: testar num pequeno nimero de doentes
voluntarios (FASE I), e em niUmeros cada vez maiores (FASE Il e FASE
1))
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ANALISE DO EFEITO DOS CHAPERONES

PROTEINA HUMANA PURIFICADA

MODELO CELULAR DA DOENCA MODELO ANIMAL
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Os chaperones podem aumentar a atividade residual das
proteinas alvo e, em combinagdo com terapias
convencionais, podem ser uma boa opgao para
melhorar a progressao clinica dos doentes
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