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(57) Изобретение относится к композициям и способам лечения неврологических расстройств, таких
как боковой амиотрофический склероз, лобно-височная дегенерация и болезнь Альцгеймера,
среди прочего. Используя композиции и способы, описанные в данном документе, пациенту с
неврологическим расстройством, таким как неврологическое расстройство, связанное с агрегацией
TAR-DNA-связывающего белка (TDP)-43, может быть введен ингибитор изоформы 51A1
(CYP51A1) цитохрома P450 (CYP450), также называемый в данном документе ланостерин-14-
альфа-деметилазой, для лечения основной этиологии расстройств и/или для облегчения одного
или более симптомов заболевания. Ингибитор CYP51A1 может представлять собой небольшую
молекулу, антитело против CYP51A1 или его антигенсвязывающий фрагмент, или соединение,
такое как молекула интерферирующей РНК, которое ослабляет экспрессию CYP51A1. Пациенты,
которых можно лечить с применением описанных в данном документе композиций и способов,
включают пациентов, которые экспрессируют мутантную изоформу TDP-43, содержащую
мутацию, связанную с агрегацией и токсичностью, стимулируемой TDP-43.
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