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Nieuwe technieken om de behandeling van de ziekte van Duchenne te 
verbeteren 
Prof. dr. G.J.B. van Ommen – LUMC, Leiden 
De ziekte van Duchenne is een ernstige erfelijke ziekte die spieren aantast en 
verzwakt. Deze aandoening wordt veroorzaakt door de afwezigheid van functioneel 
dystrofine, een eiwit dat belangrijk is voor de stevigheid van een spier. Op dit 
moment worden de eerste klinische tests uitgevoerd waarin met behulp van 
gentherapie een korter maar deels functioneel eiwit wordt gemaakt. Om die klinische 
tests beter uit te kunnen voeren, gaan de onderzoekers in dit project preciezer 
bekijken hoeveel dystrofine nodig is voor een therapeutisch effect. Ook gaan zij op 
zoek naar manieren om beter te meten hoeveel dystrofine aanwezig is in de spieren. 
 
 
Van intraveneuze naar orale toediening van chemotherapie 
Prof. dr. J.H.M. Schellens – Nederlands Kanker Instituut, Amsterdam 
Toediening van medicijnen tegen kanker via de mond stuit vaak op problemen omdat 
de medicijnen te snel worden afgebroken of niet door de darmwand kunnen dringen. 
Dit is een probleem bij het ontwikkelen van nieuwe typen kankermedicatie, met name 
bij medicijnen die langdurig genomen moeten worden. In dit project gaan de 
onderzoekers nieuwe capsules met kankermedicijnen testen in combinatie met 
stoffen die moeten zorgen dat de medicijnen beter door de darmwand kunnen 
dringen. Dit onderzoek moet bijdragen aan de overstap van intraveneuze naar orale 
toediening van medicijnen tegen kanker. 
 
Nieuwe behandeling van cognitieve problemen bij kinderen met 
neurofibromatose 
Prof. dr. H.A. Moll – Erasmus MC, Rotterdam 
Kinderen met de hersenaandoening neurofibromatose 1 hebben vaak problemen met 
leren en andere cognitieve vaardigheden. In studies bij muizen is gebleken dat 
simvastatine, een medicijn dat al wordt gebruikt als cholesterolverlager, een positief 
effect kan hebben op cognitie. In dit project gaan de onderzoekers het effect van 
behandeling met simvastatine in kinderen bekijken. Hierbij wordt gekeken naar het 
effect van simvastatine op cognitieve vaardigheden, schoolprestaties, gedrag en 
kwaliteit van leven. 
 
 
Vermindering van infecties bij chronische monddroogheid 
Dr. G.J. Dijkstra – UMC Groningen 
Veel ouderen hebben last van chronische monddroogheid door verminderde 
speekselproductie. Gebrek aan speeksel verhoogt de kans op infecties en cariës. De 
onderzoekers gaan proberen de  antimicrobiële functionaliteit van het nog aanwezige 
speeksel te verhogen door toediening van een fytosfingosine. Fytosfingosine komt 
voor in natuurlijk voedsel en is veilig voor toepassing in de mens. Als deze stof 
inderdaad helpt infecties bij monddroogheid te verminderen, zullen in de toekomst 
ernstige complicaties door mondinfecties bij ouderen beter kunnen worden 
voorkomen door consumptie van fytosfingosine in een voedingsproduct dan te 
moeten worden behandeld met antibiotica en/of antischimmelmiddelen. 
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Verbetering van spierfunctie met cellen uit het beenmerg 
Dr. R.G.H.H. Nelissen – LUMC, Leiden 
Langdurige schade aan zenuwen kan leiden tot onomkeerbare verzwakking van de 
spieren die door die zenuwen worden aangestuurd. In dit project gaan de 
onderzoekers bekijken of de spierfunctie hersteld kan worden met behulp van 
celtherapie. Hiertoe gaan zij stamcellen uit het beenmerg inspuiten in de spier. Deze 
cellen kunnen differentiëren tot skeletspiercellen. De onderzoekers gaan kijken of 
deze methode mogelijk en veilig is, en vervolgens meten of de spierfunctie 
daadwerkelijk verbetert na deze behandeling.  
 
Vaccinatie met dendritische cellen om kanker te voorkomen 
Dr. Ing. I.J.M. de Vries – UMC St. Radboud, Nijmegen 
Dendritische cellen spelen een belangrijke rol in het immuunsysteem.   
Vaccinatie met dendritische cellen die specifiek een stukje van de   
tumor tot expressie brengen, kan het immuunsysteem stimuleren de   
tumorcellen uit te schakelen. De onderzoekers gaan bij patiënten met   
het Lynch syndroom - die een erfelijk verhoogd risico op darmkanker   
hebben - bekijken of het toedienen van dendritische cellen kanker kan   
helpen voorkomen. Deze vaccinatie kan een eerste stap zijn naar de   
preventie van het ontstaan van kanker in deze patiënten. 
 
 
Medicijnen om aneurysma’s te stabiliseren 
Dr. J.H.N. Lindeman – LUMC, Leiden 
Vaatverwijdingen, of aneurysma's, in de aorta komen steeds vaker voor en vormen 
een belangrijke doodsoorzaak. De huidige chirurgische behandelmethoden hebben 
een meerdere nadelen. Een behandeling met medicijnen die het aantal operaties 
verminderd zou grote voordelen hebben. In diermodellen is aangetoond dat het 
medicijn doxycycline aneurysma's stabiliseert, dit waarschijnlijk door de ontsteking in 
de vaatwand tegen te gaan. In dit project gaan de onderzoekers bekijken of 
doxycycline ook bij mensen de groei van aneurysma's tegengaat. 
 
 
Betere lichttherapie voor hoofd- en halskanker 
Dr. D.J. Robinson – Erasmus MC, Rotterdam 
Bij de behandeling van hoofd- en halskanker wordt vaak gebruik gemaakt van 
fotodynamische therapie. Hierbij worden cellen gevoelig gemaakt voor licht en 
vervolgens worden tumorcellen met een laserstraal weggebrand. De onderzoekers 
gaan proberen de optimale dosering van de fotodynamische therapie nauwkeuriger 
te bepalen. Hiermee willen zij dan per patiënt de optimale behandeling vast kunnen 
stellen. Uiteindelijk kunnen de resultaten ook bijdragen aan de behandeling van 
andere vormen van kanker met fotodynamische therapie.   
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