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Вилтепсо: новый стандарт в лечении и его преимущества 
 
Аннотация: мышечная дистрофия Дюшенна – это прогрессирующая наследственная патология, 

поражающая нервную и мышечную системы и передающаяся по Х-хромосоме. Её причина кроется в 
мутации гена DMD, который кодирует белок дистрофин. Этот ген, расположенный на коротком участке Х-
хромосомы, отличается выдающимися размерами – он один из самых протяженных в человеческом геноме и 
состоит из 2,22 миллиона пар нуклеотидов. Ген, ответственный за синтез дистрофина, содержит 79 экзонов. 
Белок, который он производит, обладает молекулярной массой в 427 кДа и состоит из около 3700 
аминокислотных единиц. Синтез соответствующей мРНК занимает значительное время – порядка 16 часов. 
Данная генетическая мутация способна вызывать как полную остановку выработки дистрофина, так и 
уменьшение его способности выполнять свои функции [1, 5, 16]. Встречается это заболевание довольно 
редко: приблизительно один случай приходится на каждые 15 000 новорожденных мальчиков [8, 10]. На 
ранних, бессимптомных этапах мышечной дистрофии Дюшенна диагностика основывается на повышенной 
активности креатинфосфокиназы, а также на необъяснимом росте показателей аланинаминотрансферазы и 
аспартатаминотрансферазы, при этом необходимо учитывать наследственную предрасположенность. 
Первые признаки заболевания обычно проявляются в возрасте от 2 до 5 лет: ребенок жалуется на 
повышенную утомляемость, ощущает мышечную слабость, испытывает трудности с ходьбой и часто падает 
[2, 3]. Для облегчения подъема с пола используются специальные миопатические техники, известные как 
приемы Говерса. По мере развития болезни, пациенты испытывают все большую сложность при подъеме по 
лестнице, а ходьба становится неудобной. К возрасту 8-12 лет они часто утрачивают способность 
передвигаться без посторонней помощи, сталкиваются с ограничениями в использовании рук, и могут 
отмечаться сбои в работе дыхательной и кровеносной систем. Жизнь людей, страдающих мышечной 
дистрофией Дюшенна, обычно длится 20-30 лет [4, 15]. В настоящее время в США одобрено несколько 
лекарственных средств для борьбы с этим заболеванием: этеплирсен (Exondys 51), голодирсен (Vyondys 53) 
и вилтоларсен (Viltepso). В Российской Федерации для лечения доступен только один из них – Вилтепсо 
(вилтоларсен). 
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Viltepso: New standard in treatment and its advantages 

 
Abstract: duchenne progressive muscular dystrophy (DMD) is a hereditary neuromuscular disease associated 

with the X chromosome that occurs due to a mutation in the DMD gene responsible for the synthesis of the dystro-
phin protein. The dystrophin (DMD) gene is located on the short arm of the X chromosome and is one of the long-
est genes in the human genome, spanning 2.22 million pairs of nucleotides. It consists of 79 exons, and the pro-
tein it encodes has a molecular weight of 427 kDa and includes approximately 3,700 amino acid residues. The 
synthesis of dystrophin mRNA takes about 16 hours. This mutation can lead to both a complete cessation of dys-
trophin production and a decrease in its functional activity. The incidence is about 1 case for every 15,000 live 
births of boys. At the asymptomatic stage of Duchenne muscular dystrophy, the disease can be suspected by an in-
creased level of creatinine phosphokinase activity, as well as by an unreasonable increase in alanine aminotransfer-
ase and aspartate aminotransferase levels, given the family history. The first symptoms usually appear at the age of 
2 to 5 years: the child has increased fatigue, muscle weakness, frequent falls and gait disorders. Lifting from the 
floor is performed using Govers' myopathic techniques. As the disease progresses, the ability to climb stairs gradu-
ally deteriorates, and walking becomes more difficult. By the age of 8-12, patients enter the outpatient stage: they 
lose the ability to move independently, have problems with hand functions, and respiratory and cardiac regulation 
disorders may occur. The average life expectancy of patients diagnosed with Duchenne muscular dystrophy is 20-
30 years. Currently, there are several drugs for the treatment of Duchenne muscular dystrophy approved by the 
FDA – eteplirsen (Exondys 51), golodirsen (Vyondys 53) and viltolarsen (Viltepso). Currently, the only drug regis-
tered in Russia for this type of therapy is Viltepso® (viltolarsen). 
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Введение 

Вилтоларсен, известный под торговым назва-
нием «Вилтепсо» – это современное лекарство, 
разработанное для терапии миодистрофии 
Дюшенна у больных с конкретной генетической 
аномалией в гене дистрофина. Его действие 
заключается в стимуляции альтернативного 
сплайсинга экзона 53, что приводит к 
восстановлению правильной последовательности 
аминокислот в белке дистрофина. Это способст-
вует корректной сборке экзонов, которые ранее 
были исключены, и обеспечивает нормальный 
синтез белка. В конечном итоге, формируется 
усечённая, но при этом работоспособная форма 
дистрофина. Использование Вилтепсо (действую-
щее вещество – вилтоларсен) стимулирует 
организм к производству функционального 
дистрофина, необходимого для выполнения его 
биологических задач. Для мониторинга 
эффективности лечения и отслеживания развития 
болезни важно регулярно проводить оценку 

двигательных навыков пациента с помощью 
функциональных тестов [9, 11, 13]. 

Материалы и методы исследований 
В марте 2020 года препарат был одобрен к при-

менению в Японии, а затем в августе того же года – 
в США.[5] Положительные итоги клинических ис-
следований продемонстрировали его действенность 
и безопасность, обеспечив доступ к нему для боль-
шого числа пациентов в обеих странах. Результаты 
показали, что у людей, получающих Вилтоларсен, 
наблюдается стабилизация двигательных способно-
стей, что оказывает значительное положительное 
влияние на качество их жизни, страдающих от это-
го тяжелого заболевания. Кроме того, исследования 
указывают на хорошую переносимость препарата, 
что делает его подходящим для продолжительного 
курса лечения у данной категории пациентов [10, 
19]. Длительные клинические испытания выявили, 
что вилтоларсен оказывает существенное влияние 
на замедление развития миодистрофии. После двух 
лет терапии у пациентов были отмечены ощутимые 
положительные изменения, что подтверждает его 
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перспективность в долгосрочном медицинском ле-
чении [20, 21]. Эти данные служат весомым аргу-
ментом в пользу использования Вилтоларсена в 
качестве стандартного метода лечения для пациен-
тов с диагностированной мутацией в гене дистро-
фина. Лечение данным средством относят к пато-
генетическому и признают жизненно необходи-
мым. Абсолютным противопоказанием к его ис-
пользованию служит лишь аллергическая реакция. 
В свою очередь, выраженная дисфункция почек 
считается относительным ограничением. Суще-
ственным достоинством Вилтоларсена является 
возможность его применения в любом возрасте. 
Начать прием препарата можно сразу после поста-
новки точного диагноза, что дает возможность 
начать лечение на начальной стадии болезни. 
Своевременное вмешательство крайне важно для 
замедления развития мышечной дистрофии Дю-
шенна, и, как следствие, способствует улучшению 
состояния пациентов и повышению их качества 
жизни [4, 6]. 

Результаты и обсуждения 
Большое количество исследований подтверж-

дает необходимость поддержания оптимального 
уровня витамина D при миодистрофии. 
Клинические испытания показывают, что 
состояние костей и концентрация витамина D у 
пациентов с миодистрофией во многом схожи с 
показателями у людей с несовершенным 
остеогенезом.[4] Восполнение дефицита витамина 
D, как правило, способствует нормализации 
показателей, отражающих разрушение костной 
ткани и уровень паратгормона, а также 
увеличивает плотность костей, снижает риск 
переломов конечностей и исключает переломы 
позвоночника.[4] Обнаружение переломов, 
возникших без значительной травмы, у пациентов 
с миодистрофией Дюшенна, свидетельствующее 
об остеопорозе, требует назначения препаратов, 
замедляющих резорбцию кости. В качестве 
начального лечения рекомендуется внутривенное 
введение бисфосфонатов [4, 7]. Это позволяет 
существенно облегчить болевые ощущения, 
сохранить высоту позвонков и продлить жизнь 
пациентам с миодистрофией. Регулярный контроль 
и поддержание необходимого уровня витамина D у 
таких пациентов помогает предотвратить и 
уменьшить проявления осложнений, связанных с 
опорно-двигательным аппаратом и когнитивными 
способностями, что положительно сказывается на 
их общем качестве жизни [4, 9, 12]. 

Терапия сердечно-сосудистых проблем при 
миодистрофии Дюшенна. Наиболее частой причи-
ной летального исхода у людей с миодистрофией 
являются заболевания сердца. Дефицит или полное 

отсутствие дистрофина в сердечной мышце обу-
славливает развитие различных кардиомиопатий 
[5, 18]. По мере прогрессирования болезни, мио-
кард не справляется с обеспечением организма 
кислородом, что проявляется признаками сердеч-
ной недостаточности. Усугубление состояния по-
вышает вероятность возникновения угрожающих 
жизни нарушений сердечного ритма [8, 9]. Клини-
ческие исследования показали, что применение 
ингибиторов ангиотензинпревращающего фермен-
та в комбинации с бета-блокаторами способствует 
увеличению выживаемости. При появлении при-
знаков сердечной недостаточности, уменьшении 
фракции выброса левого желудочка или изменении 
размеров сердца, рекомендуется совместное назна-
чение этих препаратов [18, 20, 21]. Поддержание 
нормальной работы органов дыхания. В настоящее 
время респираторные осложнения являются второй 
по значимости причиной смерти у пациентов с 
миодистрофией Дюшенна. Превентивные меры 
включают в себя максимальное развитие дыха-
тельной функции на ранних этапах заболевания, 
когда ребенок еще способен самостоятельно пере-
двигаться. Необходима регулярная оценка состоя-
ния дыхательных мышц и выполнение специаль-
ных упражнений для улучшения эластичности лег-
ких. Когда способность ходить утрачена, рекомен-
дуется использовать техники вспомогательного 
откашливания. На поздних стадиях болезни целе-
сообразно применять неинвазивную вентиляцию 
легких, начиная с ночного режима, а затем и в те-
чение дня. Это позволяет уменьшить вероятность 
осложнений и улучшить общее самочувствие и 
продолжительность жизни пациентов [11]. 

Глюкокортикостероиды. На сегодняшний день 
кортикостероиды заслуженно признаны основопо-
лагающим методом лечения миодистрофии Дю-
шенна, что отражено в международных клиниче-
ских руководствах. Многочисленные клинические 
испытания продемонстрировали, что применение 
кортикостероидов способствует улучшению мы-
шечной силы. Помимо выраженного противовоспа-
лительного эффекта, терапия глюкокортикостерои-
дами помогает продлить период, в течение которо-
го пациенты способны самостоятельно передви-
гаться [8, 17]. Глюкокортикостероиды (ГКС) по-
давляют некроз и воспаление в мышцах, регулируя 
клеточную реакцию на воспалительные процессы. 
Они стимулируют размножение миогенных стволо-
вых клеток-предшественников и миобластов, что, в 
свою очередь, усиливает регенерацию и рост мы-
шечной ткани. ГКС также замедляют деградацию 
мышечных клеток, влияют на процесс транскрип-
ции и повышают уровень экспрессии дистрофина в 
поврежденных мышечных волокнах. Помимо этого, 
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они увеличивают концентрацию синергирующих 
молекул, таких как мышечные гликопротеины, ко-
торые поддерживают функцию дистрофина, и ока-
зывают иммуносупрессивное действие, уменьшая 
количество Т-клеток. Обширные научные работы 
показали, что применение системных кортикосте-
роидов в среднем увеличивает период жизни паци-
ентов с миодистрофией в амбулаторных условиях 
на 3-5 года [5, 15, 17]. В качестве основного метода 
лечения применяются глюкокортикоиды, напри-
мер, преднизолон (дозировка 0,75 мг/кг в сутки) и 
дефлазакорт (0,9 мг/кг в сутки). Считается, что 
данная терапия оказывает положительное влияние 
на течение болезни, поскольку стимулирует выра-
ботку инсулиноподобного фактора роста, способ-
ствует размножению миобластов, а также подавля-
ет продукцию цитокинов и активность лимфоци-
тов. Это приводит к росту мышечной массы и уве-
личению силы [14]. Прерывистый режим приема 
преднизолона и дефлазакорта демонстрирует 
меньшую эффективность, но при этом характери-
зуется снижением риска возникновения побочных 
реакций по сравнению с постоянным приемом, с 
последующими перерывами в 10 дней [12]. Тем не 
менее, важно помнить о возможных нежелатель-
ных эффектах, связанных с такой терапией. Поми-
мо замедления развития мышечной слабости, 
преднизолон и дефлазакорт могут улучшить состо-
яние дыхательной системы, оказывать умеренную 
защиту сердца у пациентов старше 20 лет и сни-
жать потребность в операциях по исправлению 
сколиоза [12, 13]. 

В современной медицине, наряду с глюкокор-
тикоидами, активно разрабатываются новые под-
ходы к лечению, направленные на регуляцию 
транскрипции и трансляции. На данный момент 
Аталурен и Этеплирсен – единственные соедине-
ния, прошедшие доклинические исследования и 
достигшие этапа клинических испытаний [7, 12]. 

Аталурен воздействует на процесс трансляции 
мРНК, используя специфические родственные 
тРНК, которые доставляются вблизи нонсенс-
кодонов. Это обеспечивает точное считывание ри-
босомами и позволяет преобразовать неполноцен-
ный, укороченный белок в полноценный, функци-
ональный. Препарат доступен в виде порошка для 
приема внутрь в саше с дозировками 125, 250 и 
1000 мг. [7]. Применение Аталурена противопока-
зано при повышенной чувствительности к его со-
ставляющим, при одновременном приеме антибио-
тиков из группы аминогликозидов, во время бере-
менности и лактации, а также у детей до 2 лет [7]. 
При использовании лекарственного средства отме-
чается положительное воздействие на здоровье 
пациентов: улучшается общее самочувствие и вос-

станавливаются двигательные функции, особенно 
при начале лечения на ранних стадиях заболевания 
[7, 12]. Ясно, что успех терапии напрямую связан с 
тем, как быстро был поставлен диагноз и когда 
началось патогенетическое лечение. Данные, по-
лученные в ходе наблюдений, свидетельствуют о 
том, что наилучшие результаты достигаются при 
условии систематических занятий физической реа-
билитацией, а также при регулярном обследовании 
для своевременного выявления возможных сопут-
ствующих болезней и осложнений [7]. 

Этеплирсен – это антисмысловой олигонуклео-
тид, созданный для "пропуска" экзона 51 в гене, что 
позволяет восстановить процесс чтения и, в 13% 
случаев мышечной дистрофии Дюшенна (МДД), 
способствует выработке дистрофина. Клинические 
исследования подтвердили увеличение концентра-
ции этого белка в мышечной ткани, что и привело к 
одобрению препарата Управлением по санитарно-
му надзору за качеством пищевых продуктов и ме-
дикаментов США [9, 15]. Экзондис 51 (этеплирсен) 
относится к классу фосфородиамидатных морфо-
линовых олигомеров. (ФМО) – синтетических мо-
лекул, в которых рибофуранозные кольца, харак-
терные для ДНК и РНК, заменены на шестичлен-
ные морфолиновые кольца, соединенные с фосфо-
родиамидатными фрагментами [17]. Каждая субъ-
единица ФМО содержит одно из оснований, при-
сутствующих в ДНК (аденин, цитозин, гуанин или 
тимин), а этеплирсен состоит из 30 таких связанных 
субъединиц [1, 3]. Препарат вводится внутривенно 
каждые две недели. Применение этеплирсена мо-
жет сопровождаться рядом побочных эффектов, 
включая аллергические реакции (кожные высыпа-
ния, крапивница, зуд, покраснение и отек кожи с 
волдырями или шелушением), повышение темпе-
ратуры тела, затрудненное дыхание, свистящие 
хрипы, ощущение стеснения в груди или горле, 
проблемы с глотанием или речью, необычная 
хриплость, отек лица, губ, языка или горла, а также 
боль в груди, учащенное сердцебиение и кашель 
[4, 15, 16]. 

Элевидис считается одним из самых затратных 
лекарственных средств в мире: сейчас стоимость 
одной инъекции достигает 3,2 миллиона долларов. 
Летом 2023 года препарат успешно прошёл проце-
дуру ускоренного одобрения в FDA и получил раз-
решение на использование в Соединенных Штатах. 
В России элевидис впервые применили летом 2024 
года к пятилетнему Льву из города Когалым. В 
настоящее время более шестидесяти пациентов в 
России получают это инновационное лечение [17, 
18]. Элевидис представляет собой генную терапию, 
использующую вирусный вектор для доставки 
фрагмента гена дистрофина в мышечные клетки. 
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Аденовирус выступает в роли "транспорта", акти-
визируя синтез белка микродистрофина. Этот бе-
лок меньше, чем полноценный дистрофин, но всё 
равно является значительным улучшением по 
сравнению с его полным отсутствием. Раннее 
начало терапии (в возрасте от 4 до 6 лет) позволяет 
минимизировать негативное влияние заболевания 
[16, 20]. У детей, страдающих миодистрофией, 
происходит деградация мышечной ткани. Начало 
лечения в пятилетнем возрасте способствует 
улучшению выработки белка, что помогает 
предотвратить серьезные повреждения мышц и 
сохранить двигательные функции. Согласно ре-
зультатам клинических испытаний и рекомендаци-
ям разработчика, препарат предназначен для детей 
в возрасте от 4 до 5 лет. Он подходит для всех па-
циентов с подтвержденной мутацией в гене DMD, 
за исключением тех, у кого обнаружены делеции 
(отсутствие) в экзоне 8 и/или экзоне 9 этого гена 
[14, 15]. Ограничение по применению связано с 
определенными типами генетических мутаций – 
именно это подразумевается под термином "деле-
ции". Производитель указывает на это ограничение 
не случайно. На этапе разработки элевидис сопер-

ничал с другими препаратами, основанными на 
схожей технологии: использовании вирусного век-
тора и укороченного гена дистрофина [16]. 

В Соединенных Штатах расширились возмож-
ности применения элевидиса: FDA одобрило его 
использование для взрослых пациентов, в том чис-
ле для тех, кто утратил способность к самостоя-
тельному передвижению. Амбулаторным считает-
ся пациент, способный совершать хотя бы не-
сколько шагов или удерживать вертикальное по-
ложение. 

Выводы 
В заключение стоит отметить, что существую-

щие подходы и методы лечения миодистрофии 
имеют свои достоинства и недостатки. Вилтолар-
сен – это препарат с обширной клинической базой, 
прошедший многочисленные испытания, проде-
монстрировавшие его безопасность, хорошую пе-
реносимость и способность улучшать двигатель-
ные навыки у пациентов. Совместное применение 
вилтоларсена и традиционных терапевтических 
методов может стать важным шагом вперед в 
борьбе с таким тяжелым нервно-мышечным забо-
леванием, как миодистрофия Дюшенна. 
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