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Descrizione:

| trascritti regolativi come i lunghi RNA non codificanti (IncRNA) suscitano notevole attenzione in
fisiopatologia grazie alle loro peculiari proprieta molecolari, cellulari e funzionali. Cio si allinea al
crescente interesse in oncologia riguardo il loro potenziale come biomarcatori, geni driver e bersagli
terapeutici. Questo progetto & dedicato allo sviluppo di conoscenze e strumenti per colpire IncRNA
oncogenici identificati nel Gruppo 3 (G3), il sottotipo pil aggressivo e meno caratterizzato di tumore
pediatrico cerebellare Medulloblastoma (MB), una delle principali cause di morte per cancro nell’infanzia
a livello mondiale.

Obiettivi:

Sfruttando competenze in oncologia molecolare e tecnologie biochimiche, MEDFER realizzera un
innovativo approccio per il delivery efficiente di farmaci a RNA - come gli oligonucleotidi antisenso (ASO)
— diretti contro specifici IncRNA patologici, attraverso nanocarrier basati sulla ferritina umana (HFt).
Grazie alle sue proprieta uniche, la HFt rappresenta una versatile piattaforma per lo sviluppo di strategie
anticancro, che MEDFER declinera nell’allestimento di un approccio RNA-vs-RNA per il G3 MB.

Risultati attesi

Il design di ASO validati come soppressori del IncRNA antiapoptotico MB3 in G3 MB permettera di
avanzare nella:

- caratterizzazione funzionale e meccanicistica del IncCRNA;

- analisi della sinergia tra targeting di MB3 e trattamenti chemioterapici standard;

- progettazione, produzione e caratterizzazione biofisica di complessi HFt-ASO;

- implementazione di efficaci strategie per il targeting di MB3 attraverso vettori HFt.

Questo piano favorira la comprensione, il bersagliamento e lo sfruttamento applicativo delle vie geniche
non codificanti deregolate in G3 MB.
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