
Farmacologia degli RNA



Nuovi target farmacologici: 
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1. ANTISENSO: desossinucleotidi complementari con l’m-RNA

2. APTAMERI: desossi e ribonucleotidi complementari a una

sequenza aminoacidica (competono con l’RNA nella interazione

tra RNA e proteina)

3. DECOY: DNA complementare a sequenze aminoacidiche

(competono con sequenze di DNA nell’interazione DNA-

proteina)

4. iRNA: RNA complementari a sequenze specifiche

ACIDI NUCLEICI COME TERAPEUTICI



Small RNAs

miRNAsiRNA

Prodotti in modo endogeno

Funzione: regolazione 

dell’espressione genica 

sopprimendo la traduzione o la 

trascrizione di geni target

Introdotti in modo esogeno

Funzione principale: rispondere alle 

minacce esterne sopprimendo la 

trascrizione genica dell’ “invasore”



siRNA miRNA



miRNA: struttura, biogenesi e funzione

❖ I miRNA sono piccoli RNA endogeni, non codificanti (derivanti da regioni

introniche, ma non solo) in genere costituiti da 22 nucleotidi

❖ Molti miRNA sono conservati nelle varie specie, anche se molto distanti dal

punto di vista evolutivo

❖ Ogni miRNA può controllare l’espressione di molti geni. Si pensa che

l’espressione di circa 2/3 dei geni umani è regolata da miRNA.

❖ Sono espressi in alto numero di copie

❖ L’espressione è tessuto-specifica

❖ Mediante la loro funzione, essi possono regolare:

1. Sviluppo embrionale e cellulare

2. Differenziazione cellulare

3. Proliferazione

4. Morte cellulare

5. Metabolismo



miRNA: nomenclatura

❖ I nomi dei miRNA, vengono rappresentati con un prefisso “miR” seguito da un

trattino e un numero, dove il numero indica l'ordine di denominazione. Per esempio

miR-124 è stato scoperto e denominato prima di miR-456

❖ I miRNA con sequenze quasi identiche ad eccezione di uno o due nucleotidi

sono annotati con un ulteriore lettera minuscola. Ad esempio, miR-124a è

strettamente legato al miR-124b.

❖ miRNA appartenenti a determinate specie sono indicati con un ulteriore prefisso

a tre lettere: per esempio hsa-miR-124 è un miRNA appartenente alla specie umana

(hsa sta per Homo sapiens)

❖Altri prefissi comuni sono 'v' per miRNA virale (miRNA codificati da un genoma

virale) e 'D' per miRNA di Drosophila







miRNA circolanti





miRNA e cancro



miRNAs
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Miravirsen (INN; codenamed SPC3649) is an experimental drug for the treatment of

hepatitis C, being developed by Santaris Pharma. As of 2017 it was in Phase II clinical

trials. Miravirsen had been given by subcutaneous injection in early clinical trials as of

2017. It is antisense to a human microRNA called miR-122.


