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Abstract

Duchenne muscular dystrophy (DMD) is a severe, rapidly progressing, inherited neuromuscular disease which
manifests with muscle weakness leading to increasing disability. DMD is caused by mutations in the DMD
gene which encodes a dystrophin protein. The most common mutations are deletions, although more than 7000
different mutations are possible. Boys with DMD have a stereotypical pattern of progression of muscle
weakness: it begins with the muscles of the proximal limbs and trunk area, further including the muscles of the
upper extremities and finally the distal muscles. Other typical symptoms are bilateral hypertrophy of the calf
and other muscles, observed contractures, Gowers symptom, children walking staggered. Next to the clinic,
specific laboratory, genetic tests and, in cases than mutation is not found, muscle biopsy and electromyography
must be done. In the treatment of DMD patients, corticosteroids are the standard for disease management, but
there are medications like ataluren and eteplirsen that have effect on specific mutations. Supportive medications
which relieve symptoms may be prescribed to prevent muscle damage, reduce inflammation, improve
regeneration and etc. Multidisciplinary patient care is very important as well. Monitoring of organ systems
allows early detection and treatment of disease related complications. The aim of the treatment is to prolong
patient survival and improve quality of life.

Aim: To analyze the scientific literature about etiopathogenesis, diagnostic methods and treatment of Duchenne
muscular dystrophy.

Methods: literature sources were selected from PubMed and Cochrane Library scientific databases, selecting
only reviews from 2015 to 2020 in English, using the key words in the original language: “Duchenne muscular
dystrophy”, “muscular dystrophy”, “Duchenne muscular dystrophy diagnostics”, ‘“Duchenne muscular
dystrophy treatment”, “dystrophin gene”.

Keywords: Duchenne muscular dystrophy, muscular dystrophy, Duchenne muscular dystrophy diagnostics,

Duchenne muscular dystrophy treatment, dystrophin gene.
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DiuSeno raumeny distrofija: Literaturos apZvalga
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Santrauka

Diuseno raumeny distrofija (DRD) yra sunki, greitai progresuojanti, paveldima neuroraumeniné liga su iSreikStu
raumeny silpnumu, lemianciu vis didé¢jancia negalia. DRD sukelia DMD geno, kuris lokalizuojasi Xp21
chromosomoje ir koduoja baltyma, vadinamg distrofinu, mutacijos, dazniausiai pasitaiko delecijos, taciau
galimi > 7000 skirtingy mutacijy varianty. Berniukams, sergantiems DRD, btidingas stereotipinis raumeny
silpnumo progresavimo modelis: silpnumas prasideda nuo proksimaliniy galiiniy ir liemens srities raumeny,
toliau apimant virSutinés galiinés ir galiausiai distalinius raumenis. Kiti tipiniai simptomai yra abipusé blauzdos
ir kity raumeny hipertrofija, stebimos kontraktiiros, Goverso simptomas, vaikai vaiksto pasistiebg. Diagnostikai
be klinikiniy pozymiy reik§mingi specifiniai laboratoriniai tyrimai, genetiniai tyrimai, kai nerandama mutacija
— reikalinga raumeny biopsija ir elektromiografija. DRD pacienty gydyme kortikosteroidai yra standartas ligos
valdymui. Vaistas atalurenas, skirtas pacientams, kuriems yra stabdanc¢ioji DMD geno mutacija, eteplirsenas
tiems, kuriems patvirtinta mutacija, susijusi su 51 egzono praleidimu DMD gene. Gali bati skiriami ir
palaikomieji medikamentai raumeny pazaidos prevencijai, uzdegimo mazinimui, geresnei regeneracijai ir kt.,
kurie palengvina simptomus. Be visy skiriamy vaisty, taip pat labai svarbi ir daugiadalyké pacienty priezitira,
jvairiy organy sistemy stebéjimas leidzia anksti nustatyti su liga susijusias komplikacijas bei jas gydyti,
siekiama prailginti pacienty iSgyvenamumag ir pagerinti gyvenimo kokybe.

Tikslas: Diuseno raumeny distrofijos etiopatogenezés, diagnostikos ir gydymo literattiros Saltiniy analizé.
Metodika: Literatiiros apzvalga atlikta remiantis ,,PubMed* ir ,,Cochrane Library* mokslinémis duomeny
bazémis, atrenkant publikacijas nuo 2015 iki 2020 mety angly kalba, naudojant raktazodzius originalo kalba:
,.Diuseno raumeny distrofija®, ,raumeny distrofijos®, ,,DiuSeno raumeny distrofijos diagnostika®, ,,Diuseno
raumeny distrofijos gydymas®, ,,distrofino genas*.

RaktazZodZiai: Diuseno raumeny distrofija, raumeny distrofijos, Diuseno raumeny distrofijos diagnostika,

Diuseno raumeny distrofijos gydymas, distrofino genas.
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1.

Ivadas

Diuseno raumeny distrofija (DRD) yra sunki,
greitai progresuojanti, paveldima neuroraumeniné
liga su iSreiks$tu raumeny silpnumu, lemianciu vis
did¢jancia negalig. DiuSeno raumeny distrofija
atsiranda dél distrofino geno mutacijy ir yra pati
sunkiausia distrofinopatija, lengvesné¢ forma -
Bekerio raumeny distrofija (1,2). Naujagimiai
klinikiniy pozZymiy neturi, vaiko diagnozés
amziaus vidurkis dazniausiai yra 4 metai (3). Nors
pirmiausia liga sukelia progresuojant] raumeny
sutrikimg, kiti organai kaip S$irdis, smegenys,
lygieji raumenys dél sutrikusios distrofino
ekspresijos Siuose organuose taip pat yra
paveikiami (4). Liga progresuoja labai greitai, jau
pasiekus 10 mety prireikia nejgaliyjy vezimélio ir,
nors numatoma gyvenimo trukmé = Siems
pacientams pailgéjo gydant kortikosteroidais ir
taikant pagalbing deguonies terapija, jie vis tiek
mirsta nuo kvépavimo ar Sirdies nepakankamumo
(5). Gydant pacientus su DRD svarbu puikus
pacios ligos iSmanymas, daugiadiscipliné pacienty
prieziira ir gydymas bei komplikacijy prevencija
(6,7). Sioje literatiiros apzvalgoje aprasoma ligos
etiopatogeneze, diagnostikos principai ir gydymo

bidai.

2. Etiopatogenezé

Diuseno raumeny distrofija sukelia DMD geno,
kuris lokalizuojasi Xp21 chromosomoje ir koduoja
baltyma, vadinama distrofinu, mutacijos (8). Sio
geno mutacijos gali sukelti dvi raumeny distrofijos
formas — mutacijos, kuriy metu prarandamos
baltymo funkcijos, sukelia DRD, o mutacijos, kuriy
metu tik pasikeiCia distrofino kiekis ir/ar dydis,
sukelia lengvesne liga — Bekerio raumeny distrofija
(9). DMD genas yra vienas i$§ didziausiy zinomy
zmogaus geny, ji sudaro net 79 egzonai, o itin
didelis dydis prisideda prie plataus mutacijy
spektro, turinc¢io > 7000 skirtingy mutacijy ir
didelio spontanisky mutacijy daznio (9-11).
Dazniausiai randamos DMD geno mutacijos yra
delecijos, kurios sudaro mazdaug 65 — 70% visy
mutacijy, duplikacijos sudaro apie 7%, taSkinés
mutacijos ar mazos delecijos, insercijos
nustatomos reciau (12). Baltymas distrofinas
lokalizuojasi griau¢iy raumeny sarkolemoje ir
jungia raumeny skaidulose esantj citoskeleto akting
su supancia tarplasteline matrica, taip sukurdamas
tinkla su sarkoleminiais glikoproteinas (dar
vadinamas su distrofinu susijusiu glikoproteiny
kompleksu) (13). Sis rySys stiprina raumeny

struktiirg kontrakcijos ir relaksacijos cikly metu, o
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dél distrofino praradimo, glikoproteiny komplekso
veikla sutrikdoma, raumeny skaidulos gali bati
lengviau mechaniskai pazeidziamos,
destabilizuojamos raumeny membranos, prasideda
kalcio antpludis | sarkoplazma, proteaziy ir
prieSuzdegiminiy citokiny aktyvavimas,
mitochondrijy disfunkcija, visa §i jvykiy kaskada
lemia raumeny degeneracija (14-16). Ligos
progresavimui biidinga did¢janti raumeny nekroze,
fibroz¢ ir normalaus raumens audinio pakeitimas
riebaliniu audiniu (17).

3. Epidemiologija

Diuseno raumeny distrofija yra labiausiai paplitusi
neuromuskuliné liga pasaulyje (18). Bendras DRD
paplitimas pasaulyje yra apie 7,1 atvejy 100,000
vyry ir 2,1 atvejy 100,000 bendros populiacijos
gyventojy, tuo tarpu bendras paplitimas tarp
gimusiyjy yra apie 19,8 atvejy 100,000 gyvy
gimusiy vyry (19). Dél distrofino geno
lokalizacijos X chromosomoje, DRD serga vyrai,
tuo tarpu moterys dazniausiai yra besimptomes
ligos nesiotojos (20).

4. Klinikinés iSraiSkos

Berniukams, sergantiems DiuSeno raumeny
distrofija, budingas stereotipinis  raumeny

silpnumo  progresavimo modelis:  silpnumas

prasideda nuo proksimaliniy galtiniy ir liemens

srities raumeny, toliau apimant virSutinés galinés

ir galiausiai distalinius raumenis (10). Klinikiniy

pozymiy raisSka priklauso nuo vaiko amziaus ir
apibiidinama  penkiomis klinikinémis  ligos
stadijomis (1,6,21-23).

1) Ikiklinikinéje stadijoje biidingi véluojantys
raidos pozymiai. Naujagimiai gimsta be jokiy
tipiniy klinikiniy pozymiy, per kelerius metus
matoma véluojanti motoriné raida — pradeda
stoveti véliau, vaikSCioti pusé serganciyjy
pradeda tik 18 ménesiy. Taip pat gali véluoti ir
kalbos raida. Retai, taciau gali biiti atsitiktinai
aptinkama padidéjusi serumo kreatinkinazg,
transaminazes.

2) Ankstyvoje vaiks€iojimo stadijoje, kuri trunka
iki 6 mety, atsiranda klasikiniy ligos
simptomy. Sergantieji link¢ dazniau nugritti,
yra nevikris, nestabilis, jy veidas nukreiptas j
zeme, dél nugaros raumeny silpnumo matoma
lordozé, atsikiSes pilvas. Daznai jauciamas
iSreikStas  silpnumas  jvairiose  fizinése
veiklose, tokiose kaip bégimas, Sokinéjimas,
lipimas laiptais. Stebimas tipinis Goverso
simptomas, kai atsistodami vaikai remiasi
rankomis ir jomis siekia iStiesinti sulenktus
kelius ir tarsi uzlipa rankomis savo §launimis,

taip pat biidingos blauzdy pseudohipertrofijos
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— jos biina didesnés apimties, kietos dél
riebalinio ir jungiamojo audinio susikaupimo,
einama pasistiebus. Nuo 3 iki 6 ménesiy
stebimas trumpalaikis pageréjimas, vadinamas
,,medaus ménesio‘‘, kuriam praéjus toliau
tesiasi ligos progresavimas.

Velyvoje vaiksc¢iojimo stadijoje, trunkancioje
nuo 6 iki 11 mety, progresuoja raumeny
silpnumas, vis sunkiau atsikelti i§ gulimos
padéties, blogéja eisena, raumenys atrofuojasi,
daugéja kontraktiiry, kas dar labiau sutrikdo
paciento judéjima.

Ankstyvoje nevaik§ciojimo stadijoje, tarp 10 ir
15 mety, budinga tai, kad pacientas jau negali
vaiksc€ioti, toliau progresuoja atrofijos, vystosi
galiiniy deformacijos, kifoskoliozé, prasideda
ir ranky funkcijos pablogéjimas. Gali atsirasti
kvépamimo  sutrikimai dél  kvépavimo
raumeny silpnumo — spirometrijoje mazéja
forsuota gyvybiné plauciy talpa.

Velyvoje nevaiks$Ciojimo stadijoje, esant
daugiau nei 15 mety, prarandama virSutiniy
galiiniy funkcija, stebimos rySkios apatiniy
galiiniy kontraktiiros, kvépavimo silpnumas,
dilatacinés

progresuoja kardiomiopatijos

simptomai. D¢l kvépavimo  sutrikimy

aptinkama hiperkarbija ir hipoksemija, prasta

miego ir gyvenimo kokybé. Dauguma pacienty

mir§ta nuo kvépavimo arba  Sirdies

nepakankamumo.
sistemas ir jy iSreik§tumas priklauso nuo distrofino

baltymo sintezés sutrikimo (4). Sirdies ir
kraujagysliy sistemos pazaida reiskiasi dilatacine
kardiomiopatija, dazniausiai aptinkama nuo 10
mety, taciau didziajai daliai pacienty iki 6 mety jau
atsiranda persistuojanti tachikardija. Sie sutrikimai
daznai biina nejvertinti dél fizinés veiklos ribotumo
(10,24).

Sergan€iyjy neurologiniy simptomy

iSreikStumas  skiriasi:  ankstyvose  stadijose
kognityviniai ir kalbos jgtidziai atsilieka nezymiai
nuo sveiky vaiky, vidutinis intelekto koeficientas
(IQ) yra 85 (25), taciau kai kurie vaikai gali turéti
ir proting negalig (26). Tarp serganciyjy DRD
pastebétas didesnis sergamumas autizmu ir
aktyvumo — démesio sutrikimu (25). Lygigjy
raumeny degeneracija lemia sumazéjusj virskinimo
trakto judruma, sastovi skrandyje ir Zarnyne (4).
Griauciy ir raumeny sistemos pazaidos pozymiai —
skolioze, osteoporoze, padidéjusi luziy tikimybe,
sanariy kontraktiiros kluby, keliy, kulkSny srityse
(27). Svarbu prisiminti, kad Sie pacientai turi

padidéjusia rizika piktybinei hipertermijai, kuomet

bendrinei anestezijai yra naudojami halotanas ir
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sukcinilcholinas (4,28). Kalbant apie distrofino
geno mutacijos nesiotojas moteris, didzioji jy dalis
neturi jokiy simptomy arba jie yra neZymis. Vis
délto, gali buti nustatyta padidéjusi kreatinkinazés
koncentracija, saiki blauzdy hipertrofija, raumeny
méslungiai, raumeny silpnumas ir kardiomiopatija
(29,30).

5. Diagnostika

Akivaizdu, kad liga turi rySkius klinikinius
pozymius ir tipin¢ eiga, todél diagnozuojant $ig
liga, labai svarby vaidmenj uzima iSsami anamnez¢
simptomai gali tik sukelti jtarimg, toliau
atsirandantys tipiniai pozymiai arba teigiama
Seiminé anamnez¢ padeda ankstyvai ligos
diagnostikai. Informatyviausi simptomai yra:
progresuojantis raumeny silpnumas, abipusé
blauzdos ir kity raumeny hipertrofija, blauzda
Ciuopiant primena gumg, stebimos kontraktiiros,
Goverso simptomas, vaikai vaikSto pasistiebe,
galva nulenkta Zemés link (4,23). Ne maziau
svarbiis ir laboratoriniai testai: stebimas padidéjes
kreatinkinazés kiekis serume bent 10 — 20 karty
(daznai ir 50 — 200 karty), aptinkamas net
naujagimiams iki simptomams pasireiskiant, taip
pat serumo alanintransaminazé ir

aspartataminotransferazg, aldolazé ir

laktatdehidrogenazé (4,31). Genetinis tyrimas yra
privalomas visiems berniukams kuriy klinika
primena DRD bei jy Seimos nariams, siekiama
nustatyti budingas DRD mutacijas: delecija,
duplikacija, taskines mutacijas ir kt. (32). Pirmas
zingsnis — kiekybinis genetinis testas, siekiant
nustatyti dazniausias mutacijas, delecijas ar
duplikacijas, tiriant 79 DMD geno egzonus. Jei
mutacija nerandama, atlickamas distrofino geno
sekvenavimas smulkesnéms mutacijoms nustatyti
(4,33-35). Kai nenustatoma genetiné mutacija,
rekomenduojama  atlikti  elektromiografija ir
raumeny biopsija. Biopsijos metu, paémus bioptata
ir atliekant Sviesing mikroskopija, galima matyti
degeneracija, regeneracija, izoliuotas
nepermatomas hipertrofuotas skaidulas ir kintantj
raumeny skaiduly dydj, uzdegiminiy lasteliy
infiltratai matomi perimiziume, endomiziume ir
perivaskuliniuose tarpuose, taip pat stebimas
degeneravusiy skaiduly pakeitimas jungiamuoju
audiniu. Imuninis dazymas rodo, kad néra
sarkolemos dazymosi anti — distrofino antikiinais
(4,23).  Elektromiografijos  tyrime  budingi
miopatijoms bruozai: trumpos trukmés, mazos
amplitudés  polifaziniai  potencialai  ypac
proksimaliniuose raumenyse, fibriliacijos, astrios

bangos, iSkrovos (36).
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6. Gydymas

Diuseno raumeny distrofijos gydymas -
multidisciplininis, nukreiptas | simptominj ir
reabilitacinj ligos valdyma, komplikacijy gydyma,
kortikosteroidy terapija, genetiky konsultacijas,
ligos priezasti veikianCius vaistus ir kt. (10).
Gydymo tikslas — pailginti iSgyvenamuma, kuo
ilgiau i$laikyti paciento savarankiSka mobiluma bei
pagerinti  bendra gyvenimo kokybe (37).
Kortikosteroidai — naudingi simptomams mazinti ir
yra standartas DRD valdymui (38). 2016 metais
Gloss, Moxley ir kt. bendraautoriy publikuotame
tyrime, gauti rezultatai, kad prednizolonas arba
deflazakortas turéty biti skiriami DRD sergantiems
vaikams, nes gerina jy jéga, motoring ir kvépavimo
funkcijas, taip pat gali atitolinti kardiomiopatijos
i$sivystyma, sumazinti skoliozés operacijy poreikij.
Taciau prednizolonas yra susijes su svorio augimu,
hirsutizmu, kuSingoidine iSvaizda daugiau nei
deflazakortas, o Sis padidina kataraktos rizika
reikSmingiau nei prednizolonas. Pageidaujamos
dozés gydymui 0,75 mgkg per diena
prednizolono arba 0,9 mgkg per dieng
deflazakorto (39). Apie 10% zmoniy, kurie serga
Diuseno raumeny distrofija, turi stabdanciaja (angl.
nonsense) DMD geno mutacijg, kai stop kodonas i

mRNR jterpiamas per anksti ir nutriiksta normalaus

distrofino  baltymo gamyba, Siam baltymo
sutrumpéjimui uzkirsti kelig buvo sukurti stop
kodono skaitymo agentai, pvz., atalurenas
(translarna) (40). Sis vaistas yra pirmasis
patvirtintas, specialiai i ligg sukeliancia priezastj
nukreiptas gydymo metodas pacientams, kuriems
yra stabdancioji DMD geno mutacija. 2020 metais
publikuota metaanalizé dar karta patvirtino
jrodymus, kad 40 mg/kg per diena atalureno
sulétina stabdanCiosios DMD geno mutacijos
sukeltos raumeny distrofijos progresavima per 48
gydymo savaites lyginant su placebu ir §is poveikis
geriausiai stebimas pacientams, kuriy pradinis 6
minuciy éjimo testas buvo 300 — 400 metry (41).
2016 metais Amerikos maisto ir vaisty
administracija patvirtino vaistg eteplirsena, kuris
yra skirtas pacientams, sergantiems DRD, kuriems
patvirtinta mutacija DMD gene, susijusi su 51
egzono praleidimu (42). 2018 metais publikuotame
tyrime, gauti rezultatai, kad pacientams gydytiems
30 arba 50 mg/kg kartg per savaite intraveninémis
eteplirseno dozémis, atlikus rankos raumeny
biopsija, distrofino kiekis padidéjo 11,6 kartus, o jo
aktyvumas — 2,4 kartus palyginus su kontrolinés
grupés pacientais, taip pat 100% gydyty pacienty,
atlikus PGR tyrima, gautas lauktas rezultatas —

praleidziamas 51 egzonas, kad biity atkurtas

29



Journal of Medical Sciences. Mar 30, 2021 - Volume 9 | Issue 2. Electronic - ISSN: 2345-0592

normalus skaitymo rémelis distrofino baltymui
susidaryti (43). Taip pat gydymui gali biti
naudojami utrofino moduliatoriai, tai yra grupé
medikamenty, kurie néra nukreipti specifiskai i}
genetines mutacijas, bet jy tikslas yra pakeisti
distrofing, kuris gali padéti visiems pacientams
sergantiems DRD, uZzkertant kelia raumeny
pazeidimui (40). Sios grupés vaistas, ezutromidas
vis dar tiriamas (44). Akivaizdu, kad liga
modifikuojantys vaistai turi biti pagrindinis
gydymo tikslas, taciau gali bati skiriami ir
palaikomieji medikamentai, kurie palengvina
simptomus. Daugelis §iy vaisty yra nukreipti |
pagrindinius patologinius pokycius, susijusius su
DRD, pvz., raumeny pazaidos prevencijai gali buti
naudojami L citrulinas, kreatinas su ar be
glutaminu, heparinas, uzdegimo raumenyse
mazinimui — idebenonas, vamorolonas, spartinanti
raumeny regeneracijai — miostatino inhibitoriai,
pagerinti raumeny kraujotakai - PDE-5
inhibitoriai, stabdyti raumeny nekrozei — Fg-3019
(40). Be visy skiriamy medikamenty, taip pat labai
svarbi ir daugiadalyké pacienty priezitira, o
kvépavimo, Sirdies ir kraujagysliy, skeleto ir
raumeny bei kity sistemy stebéjimas leidzia
numatyti ir anksti nustatyti su liga susijusias

komplikacijas bei jas gydyti (10). Kvépavimo

sistemos prieziira susideda i§ reguliaraus
kvépavimo funkcijos vertinimo, paciento mokymo,
kaip atlikti efektyvy kvépavimo taky valyma
rankiniais ar mechaniniais metodais, taip pat greita
imiy kvépavimo infekcijy diagnostika ir gydyma
antibiotikais, krutinés fizioterapija ir kitomis
priemonémis  (10,45). Naktiné neinvaziné
pertraukiama teigiamo slégio ventiliacija yra
saugus ir efektyvus biidas uztikrinti pacienty,
sergan¢iy DRD, kvépavima, kai atsiranda
hiperventiliacijos ar hiperkapnijos pozymiai. Kai
toliau progresuoja kvépavimo nepakankamumas,
pacientams naudojama nuolatiné dirbtiné plauciy
ventiliacija (46). Sirdies ir kraujagysliy sistemos
priezidirai svarbu vertinti pacientg dél dilatacinés
kardiomiopatijos, aritmijy ir Sirdies
nepakankamumo bei laiku pradéti Siy komplikacijy
gydyma (47). Raumeny - skeleto sistemos
priezitrai dar ankstyvoje ligos stadijoje reikia
atlikti pasyvius ir aktyvius tempimo pratimus, ypac
achilo, klubo lenkéjy sausgysliy, naudoti naktinius
itvarus, kurie padeda iSvengti kontraktiiry
atsiradimo ar jy progresavimo. Reikia apsvarstyti
vitamino D ir kalcio skyrimg sergantiems
berniukams, gali reikéti skirti ir bisfosfonaty
terapija (33). Vélesnése ligos stadijose, gali reikeéti

atlikti skoliozés korekcijos chirurgines operacijas,
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tolesniy  deformacijy  prevencijai, skausmo

mazinimui, kvépavimo slopinimo koregavimui

(10). Taip pat svarbu mokyti pacienta apie liga,

padéti kovoti su visai Seimai kylanCiomis

psichologinémis problemomis ir kt. Subalansuota
mityba, fiziné veikla yra svarbiis ligos valdymo
veiksniai, pacientams sergantiems DRD, didelio
pasiprieSinimo jégos treniruotés néra
rekomenduojamos, taciau puikiai tinka vidutinio
intensyvumo aerobiniai pratimai, pvz., plaukimas.
DRD sergantys pacientai taip pat daznai susiduria
su elgesio problemomis, kurias gali sustiprinti
kortikosteroidy skyrimas, ypac tada, kai netenkama
galimybés judéti nepriklausomai nuo kity. Sie
pacientai daznai susiduria ir su depresija, kurios
gydymui kartais reikia psichology ar psichiatry

pagalbos (10).

7. ISvados

1) DRD yra sunki, greitai progresuojanti,
paveldima, dazniausia neuroraumeniné liga su
iSreik§tu raumeny silpnumu, lemianciu vis
did¢jancia negalia.

2) DRD sukelia DMD geno, kuris lokalizuojasi
Xp21 chromosomoje ir koduoja baltyma,
vadinamg distrofinu, mutacijos.

3) Diagnozuojant DRD  svarbiis tipiniai

klinikiniai pozymiai, specifiniai laboratoriniai

ir genetiniai tyrimai, jeigu nerandama mutacija
— reikalinga  raumeny  biopsija  ir
elektromiografija.

4) Kortikosteroidai yra  standartas DRD
valdymui, taciau kuriami vaistai, tokie kaip
atalurenas ir eteplirsenas, kurie veikia
specifines DMD geno mutacijas.

5) Be skiriamy vaisty, taip pat labai svarbi ir
daugiadalyké pacienty prieziiira, jvairiy
organy sistemy stebéjimas ir ankstyvas su liga

susijusiy komplikacijy gydymas.
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