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Резюме. Вступ. Частота орфанних (рідкісних) захворювань становить приблизно два випадки на 10 
тисяч осіб. На сьогодні у більшості випадків причиною орфанних захворювань є генетичні порушення, 
рідше – деякі форми онкологічних, онкогематологічних, інфекційних порушень. Дані стани мають тяж-
кий і хронічний перебіг, супроводжуються зниженням якості та скороченням тривалості життя пацієн-
тів. 

Мета дослідження. Описати клінічний випадок орфанного захворювання, який відноситься до роз-
ладів спектра Зельвегера (Zellweger spectrum disorders). 

Матеріали та методи. Огляд літератури та аналіз клініко-анамнестичних і лабораторно-
інструментальних методів дослідження дівчинки Лани, 5 років. 

Результати досліджень. Наведений клінічний випадок, а саме – розлад спектра Зельвегера, є спадко-
вим аутосомно-рецесивним захворюванням, характеризується неспецифічними клінічними проявами та 
фенотипом, що утруднює вчасну діагностику та відтерміновує симптоматичне, а в деяких випадках про-
гностично сприятливе лікування. Молекулярно-генетичне дослідження дає можливість остаточно під-
твердити дане захворювання. Тому за найменшої підозри на цю патологію варто досліджувати рівень 
жирних кислот із довгими ланцюгами, плазмалоген еритроцитів, проміжні метаболіти синтезу жовчних 
кислот або проводити генетичне секвенування. У світі проводиться подальше вивчення даного стану з 
метою отримання нових методів лікування та покращення якості життя пацієнтів. 

Висновки. Представлений клінічний випадок орфанного захворювання, який відноситься до розла-
дів спектра Зельвегера, підтверджує необхідність настороженості сімейних лікарів та педіатрів з метою 
своєчасної діагностики та корекції рідкісних захворювань у дітей. 

Ключові слова: порушення біогенезу пероксисом, розлади спектра Зельвегера, орфанні захворю-
вання.

The violation of biogenesis by peroxy: zellweger spectrum disorder (clinical case) 
Horlenko O.M., Lenchenko A.V., Pushkarenko O.A.

Abstract. Introduction. The frequency of orphan (rare) diseases is about two cases per ten thousand people. 
Today, in most cases, the cause of orphan diseases are genetic disorders, less often - some forms of oncological, 
oncohematological, infectious disorders. These conditions have severe and chronic course, accompanied by a 
decrease in quality and reduced life expectancy of patients.

Aim. Describe a clinical case of orphan disease related to Zellweger spectrum disorders. 
Methods. Literature review and analysis of clinical-anamnestic and laboratory-instrumental methods of 

research of the girl Lana, 5 years old.
Results. This clinical case, namely Zellweger’s spectrum disorder, is a hereditary autosomal recessive disease, 

characterized by nonspecific clinical manifestations and phenotype, which complicates timely diagnosis and 
delays symptomatic and in some cases prognostically favorable treatment. Molecular genetic research makes it 
possible to definitively confirm the given disease.  Therefore, at the slightest suspicion of this pathology, the level 
of long-chain fatty acids, erythrocyte plasmalogen, intermediate metabolites of bile acids synthesis or genetic 
sequencing should be investigated. The world is further studying this condition in order to obtain new treatments 
and improve the quality of life of patients.

Conclusion. The presented clinical case of orphan disease, which belongs to the disorders of the Zellweger 
spectrum, confirms the need for vigilance of family physicians and pediatricians in order to timely diagnose and 
correct rare diseases in children.

Key words: peroxisome biogenesis disorders, Zellweger spectrum disorders, orphan diseases.
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Вступ
Частота орфанних (рідкісних) захворю-

вань становить приблизно два випадки на 10 
тисяч осіб. На сьогодні у більшості випадків 
причиною орфанних захворювань є генетич-
ні порушення, рідше – деякі форми онкологіч-
них, онкогематологічних, інфекційних пору-
шень. Дані стани мають тяжкий і хронічний 
перебіг, супроводжуються зниженням якості 
та скороченням тривалості життя пацієнтів. 

Порушення біогенезу пероксисом – це ге-
терогенна група спадкових захворювань лю-
дини, в основі патогенезу яких лежить гене-
ралізований дефіцит функціональної актив-
ності пероксисом через їх повну відсутність 
чи недостатню кількість у клітинах організ-
му. Порушення біогенезу пероксисом є од-
ним із орфанних захворювань, що успадкову-

ються за аутосомно-рецесивним механізмом 
і поділяється на 2 клінічно відмінних підти-
пи – розлади спектра Зельвегера (Zellweger 
spectrum disorders (ZSD)) і точкова хондро-
дисплазія І типу (rhizomelic chondrodysplasia 
punctata (RCDP) type 1). Трапляється з часто-
тою 1:50000 новонароджених [1, 9, 12].

Уперше пероксисоми описані в 1954 році і 
стали останніми виявленими клітинними ор-
ганелами. Вони є незамінними органелами 
клітин у всіх ссавців, включно й людини. Най-
більша кількість пероксисом властива кліти-
нам печінки та нирок, хоча знаходять їх у всіх 
клітинах [1, 11, 12].

При електронно-мікроскопічному дослі-
дженні пероксисоми виглядають як цито-
плазматичні везикули сферичної чи овальної 
форми, розміром 0,1–1,5 мкм (рис. 1).

Рис. 1. Електронна мікрофотографія печінки щура. 
Позначення: SER – гладкий ендоплазматичний ретикулум, М – мітохондрії, Р – пероксисоми; 

стрілками позначений «нуклеоїд», утворений кристалами уратоксидази [10].

Функціональна активність пероксисом 
пов’язана переважно з окисленням жирних 
кислот, які не можуть бути утилізовані в мі-
тохондріях, – жирні кислоти із довгим моле-
кулярним ланцюгом (20–26 атомів вуглецю) 
чи з ẞ-метилрозгалуженим ланцюгом. Через 
етап окислення в пероксисомах утворюється 
ряд важливих для організму речовин:

• жовчні кислоти;
• докозагексаєнова кислота – полінена-

сичена жирна кислота, що в великій 
кількості присутня в тканині головно-
го мозку і сітківці ока;

• плазмалогени – похідні фосфоліпідів, 
що входять у склад клітинних мемб-
ран і мієліну, а в макрофагах і нейтро-

філах використовуються для синтезу 
фактора активації тромбоцитів [1]. 

Подібно мітохондрії, пероксисома – це 
один із головних центрів утилізації кисню 
в клітині. У печінці пероксисоми спожива-
ють близько 20% усього кисню. Але на від-
міну від мітохондрій, у результаті перокси-
сомального окислення утворюється пере-
кис водню, а не макроергічні сполуки. Ката-
лаза використовує перекис водню для окис-
лення багатьох токсичних речовин, таких 
як фенолів, мурашиної кислоти, формальде-
гіду і спирту [1].

З інших важливих функцій цих органел 
можна відзначити утилізацію сечової кисло-
ти, гліоксилату і деяких амінокислот [1].
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Відомо, що синтез пероксисом кодується 
14 ідентифікованими на сьогоднішній день 
генами PEX; розлади біосинтезу пероксисом 
виникають у випадку мутації в одному з них. 

Згідно з сучасними даними, 13 із цих генів 
асоційовані з розладами спектра Зельвегера 
(РСЗ) (табл.1) [3, 5, 12].

Таблиця 1
 Частота мутованих РЕХ генів у хворих з РСЗ

Ген % РСЗ Ген % РСЗ

PEX1 60,5 PEX13 1,5

PEX6 14,5 PEX16 1,1

PEX12 7,6 PEX3 0,7

PEX26 4,2 PEX19 0,6

PEX10 3,4 PEX14 0,5

PEX2 3,1 PEX11ẞ 0,1

PEX5 2,0

Примітка: РСЗ – розлад спектра Зельвегера.

Унаслідок дисфункції пероксисом в ор-
ганізмі людини починають накопичуватися 
жирні кислоти з дуже довгим ланцюгом: фі-
танова та пристанова кислоти, проміжні про-
дукти метаболізму жовчних кислот (бо пору-
шується їх синтез). Також простежується де-
фіцит плазмалогену еритроцитів [3, 4, 13].

За механізмом виділяють два варіанти по-
рушення біогенезу пероксисом [3, 4, 13]:

1) порушення синтезу пероксисом, їхніх 
структурних білків;

2) порушення з боку окремих ферментів, 
що забезпечують роботу пероксисом.

Згідно з літературними даними, усі відо-
мі випадки порушення біогенезу пероксисом 
формують неперервний спектр різних за сту-
пенем тяжкості форм. Паралельно зі змен-
шенням тяжкості спостерігається зсув у бік 
домінування в клінічній картині неврологіч-
ної симптоматики [1].

Розлади спектра Зельвегера ще до від-
криття їх загальної пероксисомної основи клі-
нічно поділили на три підтипи: синдром Зель-
вегера, неонатальна адренолейкодистрофія 
та інфантильна хвороба Рефсума. Між ними 
немає чітких відмінностей і в низці випад-
ків порушення можна віднести як до одного, 
так і до іншого типу. Найважчим за перебігом 
вважається синдром Зельвегера, найлегшим – 
хвороба Рефсума. Однак на сьогоднішній день 
виникають сумніви в адекватності даної тер-
мінології, оскільки молекулярно-біохімічна 
складова розладів біогенезу пероксисом ви-
вчена в достатній мірі, і стає очевидним, що 

вказана класифікація не відображає клініко-
патогенетичних особливостей виділених фе-
нотипічних варіантів. Тому на сьогоднішній 
день при наявності дефекта гену PEX реко-
мендується застосовувати термін “Розлади 
спектра Зельвегера” [1, 3, 11, 14]. 

Розлади проявляються нейросенсорною 
туговухістю, пігментною дегенерацією сітків-
ки, психомоторними розладами та поліорган-
ною недостатністю. У разі відсутності перок-
сисом або їх неналежної функції шкоди зазнає 
весь організм [3, 6, 7, 14]. 

Клінічні прояви, зазвичай, виникають не-
вдовзі після народження або в ранньому ди-
тинстві. У перші години після пологів діти 
часто перебувають у важкому стані. Пізніше 
в клінічній картині домінують порушення з 
боку нервової і травної систем. До клінічних 
ознак відносяться неонатальні судоми на тлі 
демієлінізації, гіпотонія, периферична полі-
нейропатія, стато-моторний регрес; розлади 
функції печінки, гепатомегалія; кісти нирок 
[1, 3, 9, 11].

Вроджений комплекс черепно-лицевих 
диз морфій вважається достатньо специфіч-
ним для встановлення діагнозу. Він включає 
сплюснуте обличчя і потилицю, високий лоб, 
гіпертелоризм, епікант, запавше широке пе-
ренісся, гіпоплазію надбрівних дуг, мікрогна-
тію, високе готичне піднебіння, велике пере-
днє тім’ячко, розходження швів черепа, низь-
ко розташовані вуха [1].

У дітей більш старшого віку виявлено не-
йросенсорну туговухість, помітним стає від-
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ставання в інтелектуальному та стато-мо-
торному розвитку, короткі кінцівки. Це ознаки 
найважчого порушення біосинтезу перокси-
сом – синдрому Зельвегера. Діагноз ставить-
ся на підставі генетичного дослідження та до-
слідження крові (підвищення рівня фітано-
вої та піпеколінової кислоти, жирних кислот із 
довгим ланцюгом та проміжних жовчних кис-
лот). Лікування симптоматичне [3, 9, 11].

Неонатальна адренолейкодистрофія є 
най більш поширеним розладом такого спек-
тра і також може мати різний ступінь тяжко-
сті. Дебют хвороби відбувається між 4 та 8 
роками життя (за деякими джерелами, в дру-
гому півріччі життя [1]), коли з’являються 
ознаки неврологічних та інтелектуальних 
розладів – наростаюча м’язова гіпотонія, су-
доми, виражена затримка психо-моторного 
розвитку. Черепно-лицеві дизморфії менш 
виражені або взагалі відсутні. Часто діагнос-
тується ретинопатія або катаракта, нейро-
сенсорна глухота. Паралельно з прогресу-
ванням неврологічної симптоматики розви-
вається гепатомегалія, кон’югована гіпербі-
лірубінемія, гіпотрофія і відставання в рос-
ті. Хворі старшого віку мають типові озна-
ки СДУГ (синдрому дефіциту уваги з гіпе-
рактивністю). За важкого перебігу адрено-
лейкодистрофії швидко розвивається демен-
ція, порушення зору, слуху, моторних функ-
цій. Повна непрацездатність із наступним 
летальним наслідком настає за 2–3 роки від 
встановлення діагнозу [1, 8, 9].

Пацієнти з легшими формами адренолей-
кодистрофії мають дебют захворювання у віці 
20–30 років. Звертає на себе увагу парапарез 
без явної причини, розлади статевої функції. 
У 15 % хворих неврологічної симптоматики 
не спостерігалося, але було ураження наднир-
кових залоз (хвороба Аддісона) [4, 7, 8, 12].

Діагностика ґрунтується на виявленні 
підвищених рівнів жирних кислот із дуже до-
вгими ланцюгами та генетичних досліджен-
нях. У літературі трапляються повідомлен-
ня про пересадку кісткового мозку або стов-
бурових клітин із лікувальною метою. За да-
ними деяких дослідників певні результати 
дає завчасне використання суміші гліцерину 
триолеату та гліцерину триєрукату у співвід-
ношенні 1:4 (олія Лоренцо). Але для терапев-
тичного ефекту лікування слід розпочинати 
до появи неврологічних симптомів. За наяв-
ності недостатності наднирників проводить-
ся замісна терапія стероїдами [1, 4, 7, 8].

Інфантильна хвороба Рефсума є наслід-
ком дефіциту одного з пероксисомальних фер-
ментів – фітаноїл-КоА-гідроксилази, унаслідок 
чого порушується катаболізм фітанової кисло-
ти. Прояви з’являються, як правило, після 20 
років. Клінічно проявляється периферичною 
нейропатією, розладами зору внаслідок піг-
ментного ретиніту, порушеннями слуху, анос-
мією, кардіоміопатією з розладами провіднос-
ті, іхтіозом. Черепно-лицеві дисморфії відсут-
ні, але окремі риси обличчя можуть нагадува-
ти синдром Зельвегера. За даними деяких ав-
торів, інфантильна хвороба Рефсума може пер-
винно проявитись гастроінтестинальними 
роз  ладами, такими як порушення ковтання, 
гі пер холестеринемія, холестаз [4], а також ге-
мо  рагічними порушеннями, пов’язаними з по-
ру шенням синтезу вітамін К-залежних факто-
рів згортання в печінці [1]. Діагностика: ана-
ліз крові на фітанову кислоту (підвищений рі-
вень) та пристанову кислоту (знижений), гене-
тичне дослідження. Лікування: дієта з виклю-
ченням або обмеженням фітанової кислоти до 
рівня менше, ніж 10 мг/добу. Якщо такі обме-
ження розпочати до появи симптомів, то мож-
на уникнути патологічних наслідків [3, 8, 10, 
12, 13]. Однак, на думку інших авторів, специ-
фічна метаболічна дієта не є ефективною [1].

Таким чином, розлад спектра синдро-
ма Зельвегера – це прогресуюче поліорган-
не захворювання з різноманітними клінічни-
ми проявами і несприятливим, часто леталь-
ним, прогнозом. Крайня варіабельність про-
явів хвороби (від появи серйозних невроло-
гічних симптомів у новонароджених до про-
гресуючих дегенеративних захворювань у до-
рослих) обумовлює практичну проблему в ді-
агностиці даної патології і, відповідно, у ліку-
ванні [3]. Важливим для підтвердження діа-
гнозу є генетичне дослідження, яке в деяких 
випадках дозволяє спрогнозувати і перебіг 
захворювання [9]. На сьогоднішній день ліку-
вання будь-яких проявів РСЗ симптоматичне 
і/або підтримуюче [1, 3].

Мета дослідження
Описати клінічний випадок орфанного 

захворювання, який відноситься до розла-
дів спектра Зельвегера (Zellweger spectrum 
disorders). 

Матеріали та методи
Огляд літератури та аналіз клі ні ко-ана-

мнестичних і лабораторно-інстру мен таль-
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них методів дослідження дівчинки Лани, 5 
років.

Результати досліджень
Опис клінічного випадку. Дитина, Лана П., 

від І вагітності (загроза переривання в 7-8 
тижнів), І пологів у терміні гестації 31 тиждень 
(передчасне відходження навколоплідних вод, 
тривалість безводного періоду 1 тиждень) з 
масою 1450 г, довжиною тіла 42 см, оцінка за 
шкалою Апгар 7/8 балів. Із відділення інтен-
сивної терапії у віці 11 днів дитина переведена 
на ІІ етап виходжування недоношених. Виписа-
на додому у віці 1 міс 2 дні з діагнозом: “Недо-
ношеність ІІІ ст. (т.г. 31 тиждень). Гіпоксично-
ішемічне ураження ЦНС із перивентрикуляр-
ною інфільтрацією, судинно-епітеліальними 
кістами. Морфофункціональна незрілість”.

У психо-моторному розвитку відзнача-
лась затримка: фіксація погляду після 2-го мі-
сяця життя, посмішка – з 2–3 місяців, голівку 
у вертикальному положенні почала тримати 
з 5 міс., сидіти з 10 міс., повзати з 11 міс., хо-
дити з підтримкою з 1,5 року; самостійно не 
ходила, не розмовляла. Дівчинка з народжен-
ня спостерігалась у невролога з приводу гід-
роцефального синдрому і затримки стато-
кінетичного розвитку. 

У віці 1 рік 1 міс у дитини діагностовано 
криптогенний гепатит з помірною активніс-
тю та явищами холестазу, в 1 рік 7 міс. – дво-
бічну змішану приглухуватість. На магнітно-
резонансній томографії (МРТ) головного 
мозку виявлено вентрикуломегалію і пери-
вентрикулярні зони підвищення інтенсив-
ності МР-сигналу, з великою імовірністю обу-
мовлені зонами гліозу. Електроенцефалогра-
ма (1 рік 8 міс.) – вікова норма. 

Результати проведеної у віці 2,5 року елек -
тронейроміографії вказали на демієлінізую-
чий тип ураження периферичних довгих во-
локон, із вторинними нейрогенними змінами. 

Дитина обстежена в Центрі орфанних за-
хворювань «Охматдит». Виключено спадко-
ві хвороби обміну амінокислот, ацетилкарні-
тинів і вуглеводів, хворобу Німана-Піка А/В, 
галактоземію І типу та недостатність α1-
антитрипсину.

Стан дівчинки погіршився в 3,5 року – піс-
ля перенесеного бронхіту з’явився стато-мо-
торний регрес, гіперсалівація, труднощі ков-
тання; через 6 міс. – судомний синдром, лі-
вобічний геміпарез. На електроенцефалогра-
мі виявлено грубі зміни біоритміки голов-

ного мозку у вигляді дифузного уповільнен-
ня основної активності, регіонального упо-
вільнення та епілептиформної активності; 
біо електрична активність кори дезорганізо-
вана. МРТ головного мозку – ознаки лейко-
дистрофії; враховуючи дані клініки і анамне-
зу, локалізацію та МР-характеристики змін у 
півкулях мозку і мозочку, оцінку показників 
основних метаболітів в уражених ділянках 
мозку було зроблено висновок, що має місце 
захворювання з групи прогресуючих генетич-
но детермінованих нейродегенеративних за-
хворювань – більш вірогідно, хвороба Краббе 
(глобоїдно-клітинна лейкодистрофія).

При ультразвуковому обстеженні органів 
черевної порожнини виявлено дифузні зміни 
паренхіми печінки і помірну спленомегалію.

Дитина повторно обстежена в Центрі ор-
фанних захворювань «Охматдит». Виключе но 
хворобу Краббе, GM1-, GM2-гангліозидози, ме-
тохроматичну лейкодистрофію, хворо бу Ка -
навана. Недостатньо клінічних і ла бо ра тор   -
них даних щодо хвороби Вільсона-Ка на ва ло ва.

Проведено таргентне секвенування 309 
генів, що викликають розвиток метаболіч-
них захворювань. Послідовний аналіз і тесту-
вання на виявлення делеції чи дуплікації ви-
явив патогенну мутацію с.292>Т (p.Arg98Trp) 
у гені РЕХ26 в гомозиготному варіанті. Згідно 
з літературними даними, мутація гена РЕХ26 
викликає розвиток спадкового порушення 
біогенезу пероксисом, а саме – аутосомно-
рецесивний розлад спектра Зельвегера [8].

На сьогоднішній день стан дитини ста-
більно важкий (вік 6 років). Має місце вира-
жений регрес когнітивних і рухових навичок, 
спастичний тетрапарез, псевдобульбарний 
синдром, епілептичний синдром. 

Дівчинка на огляд практично не реагує. 
Окремі звуки не вимовляє. Не чує. Голову не 
утримує, самостійно не перевертається, не 
сидить, не стоїть з підтримкою. Годування 
зондове. Голова гідроцефальної форми. Звер-
тає на себе увагу високий лоб, широке запав-
ше перенісся, гіпертелоризм, низько розта-
шовані вуха (рис. 2). Шкірні покрови та ви-
димі слизові блідо-рожеві, чисті. Тверде під-
небіння високе (готичне) (рис. 3). Контрак-
тури гомілкових суглобів. Периферичні лім-
фатичні вузли не збільшені. Аускультативно 
в легенях везикулярне дихання, серцева ді-
яльність ритмічна. Живіт м’який, доступний 
пальпації. Селезінка не пальпується. Фізіоло-
гічні відправлення в нормі. 
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Рис. 2. Черепно-лицеві дизморфії 

у дитини з РСЗ
Рис. 3. Високе (готичне) піднебіння 

у дитини з РСЗ

Рис. 4. Динаміка стато-моторного регресу:
1 – вік 3 міс., 2 – вік 9 міс., 3 – вік 1 рік 3 міс., 4 – вік 1 рік 7 міс., 5 – вік 2 роки 10 міс., 6 – вік 5 років.

Неврологічний статус: мімічна іннервація 
симетрична, глотковий рефлекс знижений; 
м’язовий тонус у кінцівках дифузно зниже-
ний, з формуванням спастичності у дисталь-
них відділах кінцівок (D=S); сухожильні реф-
лекси з верхніх кінцівок знижені (D=S), з ниж-
ніх кінцівок не викликаються; черевні рефлек-
си позитивні; менінгеальні симптоми відсут-

ні. Приблизно 2 рази в тиждень відмічають-
ся тоніко-клонічні судоми у вигляді загально-
го напруження та посмикування правого ока 
і ноги тривалістю 10-15 хв. Отримує протису-
домне лікування (топіромакс, левіцитам), ук-
рлів і полівітаміни (смарт омега бебі).

Динаміка стато-моторного регресу відо-
бражена на рис.4. 
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Аналізуючи клінічні прояви, дебют і швид-
кість прогресування захворювання у дівчин-
ки, даний клінічний випадок розладу спектра 
Зельвегера можна інтерпретувати як синдром 
Зельвегера, однак наявні ознаки й іншого фе-
нотипу – інфантильної хвороби Рефсума (по-
рушення ковтання, криптогенний гепатит, хо-
лестаз), що підтверджує сучасні літературні 
дані щодо недоцільності виділяти фенотипіч-
ні варіанти.

Довгостроковий прогноз для немовлят із 
розладом спектра Зельвегера невтішний, час-
то летальний, на фоні прогресуючої дихаль-
ної чи печінкової недостатності, шлунково-
кишкової кровотечі. Більшість дітей помира-
ють в ранньому дитинстві, проте описані ви-
падки і в більш старшому віці (на другому де-
сятиріччі життя).

На сьогоднішній день важко спрогнозува-
ти перебіг захворювання в кожному конкрет-
ному випадку. Ідентифікування нових ге нів-
модифікаторів та їх мутацій імовірно дозво-
лить прогнозувати перебіг захворюван ня. Та-
ким чином, молекулярно-генетичне дослід-
ження є вкрай важливим для раннього вияв-
лення патології, удосконалення і розробки но-

вих стратегій ведення пацієнтів та ефектив-
ного консультування членів сім’ї (як на пост-
натальному, так і на пренатальному етапі).

Висновки
1. Розлад спектра Зельвегера є спадко-

вим аутосомно-рецесивним захворюванням 
ыз широким діапазоном клінічних проявів 
і несприятливим прогнозом. Молекулярно-
генетичне дослідження дає можливість оста-
точно підтвердити дане захворювання та про-
водити консультування членів сім’ї. 

2. У деяких випадках раннє виявлення по-
рушень біосинтезу пероксисом і швидше при-
значена терапія дає кращий прогноз. Тому за 
найменшої підозри на цю патологію варто до-
сліджувати рівень жирних кислот із довгими 
ланцюгами, плазмалоген еритроцитів, про-
міжні метаболіти синтезу жовчних кислот або 
проводити генетичне секвенування.

3. Хоча в даний час не існує специфічно-
го лікування даного захворювання, досягну-
то значного прогресу в розумінні молекуляр-
них і біохімічних аспектів стану, що, на думку 
дослідників, приведе до нових дослідницьких 
стратегій та нових методів лікування. 
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