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Цель работы – представить авторский опыт внедрения в России методики безрамной стереотаксической инфузии 
генного препарата на основе аденоассоциированого векторного вируса в подкорковые структуры головного мозга 
у детей с дефицитом декарбоксилазы ароматических L-аминокислот (AADCd) с акцентом на технические и органи-
зационные аспекты. 
Материалы и методы. В период с ноября 2024 г. по декабрь 2025 г. в отделении детской нейрохирургии Российской 
детской клинической больницы выполнено 6 инфузий в путамен (билатерально) препарата эладокаген экзупарво-
век (Апстаза) у детей с генетически подтвержденным AADCd. Описаны ключевые этапы отбора пациентов, норма-
тивно-правовое сопровождение, предоперационное планирование по данным магнитно-резонансной томографии 
головного мозга, особенности использования безрамной навигации, техника Z-образной конвекционно-усиленной 
инфузии, а также меры профилактики интра- и послеоперационных осложнений. Анализ клинических исходов 	
в данной работе сознательно не приводится и планируется к отдельной публикации после увеличения выборки 	
и катамнеза наблюдения.
Результаты. Во всех 6 наблюдениях обеспечена точная доставка препарата в зону путамена в соответствии 	
с предоперационным планированием, интраоперационных осложнений не отмечено. По данным ранней послеопе-
рационной магнитно-резонансной томографии не выявлено клинически значимых геморрагических или ишемиче-
ских повреждений головного мозга. Во всех случаях в течение первых месяцев наблюдения отмечена положитель-
ная динамика двигательных и вегетативных симптомов разной степени выраженности.
Выводы. Представленный опыт демонстрирует техническую выполнимость и безопасность безрамной стереотак-
сической генной терапии при AADCd у детей в условиях федерального центра. Предложенная методика может 
служить основой для национального протокола лечения AADCd и формирования референсного центра генной те-
рапии болезней центральной нервной системы.
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Aim. To present the authors’ experience in implementing a frameless stereotactic infusion technique of a gene preparation 
using an adeno-associated vectored virus into the subcortical structures of the brain in children with aromatic L-amino 
acid decarboxylase deficiency (AADCd), with an emphasis on technical and organizational aspects.
Materials and methods. From November 2024 to December 2025, six bilateral infusions of eladocagen exuparvovec 
(Upstaza®) were administered into the putamen of children with genetically confirmed AADCd in the Department 	
of Pediatric Neurosurgery of the Russian Children’s Clinical Hospital. The key stages of patient selection, regulatory 
support, preoperative planning based on brain magnetic resonance imaging data, features of frameless navigation, 	
the Z-shaped convection-enhanced infusion technique, and measures for preventing intra- and postoperative 
complications are described. The analysis of clinical outcomes is deliberately not presented in this work and is planned 
for a separate publication after increasing the sample size and follow-up observation.
Results. In all 6 cases, accurate drug delivery to the putamen was ensured in accordance with preoperative planning, 
and no intraoperative complications were observed. Early postoperative magnetic resonance imaging monitoring revealed 
no clinically significant hemorrhagic or ischemic brain damage. In all cases, improvements in motor and autonomic 
symptoms of varying severity were noted during the first months of follow-up.
Conclusion. The presented experience demonstrates the technical feasibility and safety of frameless stereotactic gene 
therapy for AADCd in children in a Federal Center setting. The proposed method can serve as the basis for a national 
treatment protocol for AADCd and the establishment of a reference center for gene therapy for central nervous system 
diseases.

Keywords: aromatic L-amino acid decarboxylase deficiency deficiency, gene therapy, oculogyric crisis, frameless 
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Введение
Дефицит декарбоксилазы ароматических L-амино- 

кислот (aromatic L-amino acid decarboxylase deficiency, 
AADCd) – редкое орфанное заболевание с аутосомно-
рецессивным типом наследования, приводящее к тя-
желому нарушению синтеза дофамина, серотонина 
и  других биогенных аминов в  центральной нервной 
системе [1]. AADCd проявляется выраженной задерж-
кой двигательного развития, мышечной гипотонией, 
окулогирными кризами и  дистоническими атаками, 
выраженной вегетативной дисфункцией (повышенное 
потоотделение, брадикардия, нарушение терморегу-
ляции) и нередко сопровождается жизнеугрожающими 
осложнениями. Консервативная терапия (пиридокси-
на гидрохлорид, дофаминергические препараты, ин-
гибиторы моноаминоксидазы, холинолитики и  др.) 
позволяет лишь частично контролировать симптомы, 
но не предотвращает прогрессирование неврологиче-
ского дефицита [1, 2].

За последние годы интрапаренхиматозная достав-
ка генных препаратов на основе аденоассоциирован-
ных вирусов в структуры базальных ядер, среди кото-
рых наибольшее распространение получила инфузия 
в путамен препарата эладокоген экзупарвовек (Апста-
за), несущего кольцевую ДНК человеческого гена DDC, 
кодирующего декарбоксилазу ароматических 
L-аминокислот, стала наиболее перспективным на-
правлением в терапии AADCd. Публикации междуна-
родных групп авторов показали, что лечение приводит 

к значимому и устойчивому улучшению двигательных 
и вегетативных функций у пациентов с тяжелым фе-
нотипом заболевания [3–5].

До настоящего времени во всем мире введение ген-
ного препарата при AADCd выполняется преимуще-
ственно с  использованием рамного стереотаксиса. 
Нами был предложен безрамный подход, сокращаю-
щий продолжительность вмешательства и повышаю-
щий комфорт пациента при сохранении высокой точ-
ности доставки препарата [6]. Первые результаты 
применения генной терапии у 2 российских пациентов 
с AADCd (катамнез 6 мес) были представлены нами 
ранее [7]. В настоящем исследовании основное вни-
мание сфокусировано на технических и организаци-
онных аспектах внедрения безрамного стереотаксиса 
для инфузии генного препарата в подкорковые струк-
туры в  условиях Российской детской клинической 
больницы, основанного на опыте 6 операций.

Цель работы – представить авторский опыт вне-
дрения в России методики безрамной стереотаксиче-
ской инфузии генного препарата на основе аденоассо-
циированого векторного вируса в  подкорковые 
структуры головного мозга у детей с AADCd с акцентом 
на технические и организационные аспекты.

Материалы и методы
Клиническая база и отбор пациентов. В исследование 

были включены 6 пациентов с AADCd, оперированных 
в  отделении нейрохирургии Российской детской  
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клинической больницы в период с ноября 2024 г. по де-
кабрь 2025 г. Возраст пациентов на момент операции 
составлял от 4 до 13 лет; все пациенты имели генети-
чески подтвержденный диагноз (патогенные/вероятно 
патогенные варианты в гене DDC) и клиническую кар-
тину тяжелого двигательного дефицита с выраженны-
ми вегетативными нарушениями, и у них отсутствовал 
значимый эффект от максимально адекватной симп-
томатической медикаментозной терапии.

Критериями включения в исследования являлись:
• подтвержденный диагноз AADCd по данным мо-

лекулярно-генетического исследования;
• отсутствие выраженной атрофии мозга по данным 

магнитно-резонансной томографии (МРТ), пре-
пятствующей безопасной инфузии в путамен;

• стабильное соматическое состояние, позволяющее 
выполнить операцию под общей анестезией;

• информированное согласие родителей/законных 
представителей пациентов на проведение генной 
терапии и оперативного вмешательства.
Критерии исключения:

• тяжелая атрофия головного мозга с невозможно-
стью безопасного позиционирования интрапарен-
химатозной канюли в путамен;

• возраст пациента на момент операции >18 мес;
• тяжелая сердечно-легочная недостаточность и дру-

гие противопоказания к проведению общей ане-
стезии;

• выраженная коагулопатия или другие противопо-
казания к нейрохирургической операции.
Техника. Оперативные вмешательства выполняли 

с  использованием 3-точечной фиксирующей рамы 
Мейфилда, безрамной нейронавигационной системы 
Brainlab, специализированной канюли SmartFlow 16G 
(I. D. 0,008″, длина 4 ft, дистальный участок 18 мм; 
ClearPoint Neuro, США) (рис. 1) и инфузомата (B. Braun, 
Германия).

Нормативно-правовое сопровождение и организаци-
онные аспекты. Учитывая отсутствие регистрации пре-
парата эладокоген экзупарвовек на территории Рос-
сийской Федерации, применение генной терапии 
осуществлялось в рамках действующего законодатель-
ства Российской Федерации с учетом положений о ме-
дицинском применении лекарственных препаратов, 
индивидуальных решений экспертных советов и меха-
низмов финансирования лечения орфанных заболева-
ний (включая взаимодействие с государственным фон-
дом «Круг добра»).

Для каждого пациента проводилось рассмотрение 
случая на  мультидисциплинарном консилиуме (не-
вролог, генетик, нейрохирург, анестезиолог, реабили-
толог), и от родителей/законных представителей всех 
детей было получено информированное добровольное 
согласие на оперативное вмешательство.

Нейрохирургическая операционная была адапти-
рована под специфику проведения длительной низко-
скоростной инфузии, включающую выделение опера-
ционной на  полный день, обеспечение стабильной 
работы нейронавигационной системы, подготовку 
расходных материалов и  резервного оборудования 
(подготовлены 2 инфузомата B. Braun для низкоско-
ростного введения препарата с предварительной кали-
бровкой).

Техника безрамной стереотаксической 
доставки генного препарата в путамен
1. Предоперационное обследование и визуализация. 

Всем пациентам выполняли:
• клинико-неврологическое обследование;
• стандартный лабораторный предоперационный 

комплекс;
• высокопольную (3Т) МРТ головного мозга с тон-

кими аксиальными, корональными и сагиттальны-
ми срезами (толщиной до 0,6–0,7 мм) в T1- и T2-
взвешенных режимах. Исследование дополнялось 
режимами T2 CUBE (трехмерная T2-взвешенная 
быстрая спин-эхо-последовательность) и Т1 TOF 
(T1-взвешенная ангиографическая последователь-
ность “time-of-flight”) с контрастированием.
Данные МРТ загружали в  нейронавигационную 

станцию Brainlab, выполняли точные измерения пута-
мена (длина, ширина и  высота) и  окружающих его 
структур. Особое внимание уделяли оценке степени 
атрофии полушарий, ширины субарахноидальных про-
странств и конфигурации боковых желудочков, что по-
зволяло прогнозировать возможное смещение мозга 
и корректировать глубину введения канюли.

2.  Планирование траекторий. Предоперационное 
планирование включало выбор:

• точки входа на своде черепа (чаще в лобной обла-
сти, кпереди от  венозных синусов и  проекции 
мостовых вен);

Рис. 1. Канюля для интрапаренхиматозного введения: a – фото каню-
ли с внешней керамической оболочкой; б – схема канюли в разрезе: вну-
тренняя кварцевая трубка (стрелка) диаметром 0,2 мм

Fig. 1. Cannula for intraparenchymal administration: a – photo 
of  the  cannula with an outer ceramic shell;  б – diagram of  the  cannula 
in section: internal quartz tube (arrow) with a diameter of 0.2 mm

0,2 мм / 0.2 mm

а

б
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• направления траекторий, позволяющих безопасно 
провести канюлю, избегая крупных и перфорирую-
щих сосудов и исключая трансжелудочковый ход;

• глубины погружения кончика канюли с  учетом 
индивидуальных размеров путамена и возможного 
смещения мозга.
Для каждого путамена (правого и левого) обычно 

планировались 2 траектории, таргетные точки разме-
щали на границах между передней и средней, средней 
и  задней третями путамена вдоль его переднезадней 
оси. Это позволяло обеспечить более равномерное рас-
пределение препарата, исключить травматизацию па-
ренхимы большим объемом инфузии и повысить ве-
роятность покрытия функционально значимых зон 
(рис. 2).

3. Анестезиологическое обеспечение и позициониро-
вание. Операции проводились под общей анестезией. 
Особое внимание уделялось:

• плавной индукции и поддержанию гемодинамиче-
ской стабильности с избеганием резких колебаний 
артериального давления;

• рациональному использованию миорелаксантов 
и  опиоидных анальгетиков со  снижением их  доз 
на заключительных этапах операции, что обеспечи-
вало своевременное пробуждение пациента в опера-
ционной и оценку неврологического статуса;

• профилактике гипотермии и  гипогликемии, 
что особенно важно для детей с тяжелыми невро-
логическими нарушениями.

4. Хирургический доступ и установка VarioGuide. По-
ложение пациента – на  спине, голова фиксирована 
в раме Мейфилда в нейтральном положении с легким 
сгибанием кпереди на 15°, что позволяет максимально 
краниализовать точку доступа и снизить риск ликвореи 
во время операции.

После регистрации пациента в нейронавигацион-
ной системе выполняли разметку предполагаемых то-
чек входа на  коже в  соответствии с  навигационным 
планом, затем наносили 2 линейных разреза, ориен-
тированных параллельно сагиттальному шву. Через 
сформированные разрезы выполняли трепанационные 
отверстия диаметром около 0,8 см; твердую мозговую 
оболочку вскрывали Т-образно, что обеспечивало воз-
можность герметичного ушивания по завершении вме-
шательства и достаточную свободу маневра при откло-
нении канюли ко второй (задней) таргетной точке.

Далее устанавливали систему безрамной навигации 
VarioGuide (Brainlab) с направляющими, обеспечива-
ющими проведение канюли по  запланированной  
траектории к первой таргетной точке. Перед нача- 
лом введения в паренхиму мозга канюлю заполняли  
препаратом через инфузомат B.  Braun со  скоростью  
0,18 мл/ч до получения капли на конце канюли – это 
позволяет исключить закупорку отверстия канюли 
мозговым веществом при ее погружении до таргетной 
точки в путамене.

5. Инфузия генного препарата. Инфузия препарата 
осуществлялась по принципу конвекционно-усилен-
ной доставки с низкой скоростью (порядка 0,003 мл/мин, 
или 0,18 мл/ч), что минимизирует риск развития реф-
люкса и микрокровоизлияний ввиду создания поло-
жительного давления в ткани. Для каждой траектории 
применялся ступенчатый паттерн:

1. Введение 0,026(6) объема на максимальной глуби-
не в течение 9 мин.

2. Подъем канюли на 2 мм каждые 9 мин с последую-
щим введением объема в каждой точке (всего 3 точ-
ки на траекторию).

3. Остановка (5 мин) в конце последнего, 3-го цикла 
введения на каждой траектории для доведения пре-
парата, исключения обратного рефлюкса.
На каждой из 4 траекторий действия повторялись. 

Суммарно каждому пациенту был введен объем 0,32 мл, 
или 1,8 × 1011 векторного генома, – это 0,08 мл пре-
парата на каждую траекторию.

6. Завершение операции и профилактика осложнений. 
После удаления канюли в последней траектории:

• тщательно герметично ушивали твердую мозговую 
оболочку;

• использовали гемостатическую губку Тахокомб 
для герметизации шва, стружку собственной кости 
для профилактики незаращения трепанационного 
окна и  второй слой Тахокомба для  исключения 
дислокации костной стружки;

• герметично послойно ушивали ткани.

Рис. 2. Схема деления путамена и выбора таргетных точек при инфу-
зии: а – аксиальный срез путамена: обозначены таргетные красные 
точки на границах между передней и средней, средней и задней третя-
ми с централизацией по медиолатеральной оси (желтая пунктирная 
линия); б – фронтальный срез: путамен разделен на 3 равные по высоте 
части (желтый пунктир); синяя точка соответствует самой глубокой 
таргетной точке на границе нижних и средних третей в пределах «без-
опасного коридора» инфузии (зеленая зона), синие линии показывают 
уровни поэтапного подъема канюли каждые 2 мм

Fig. 2. The schematic division of the putamen and the selection of target points 
for infusion: а – axial section of the putamen: target red points are indicated 
at the border between the anterior and middle thirds, between the middle and 
posterior thirds, with centralization along the mediolateral axis (yellow dotted 
line);  б – frontal section: the  putamen is  divided into three parts of  equal 
height (yellow dotted line); the blue dot corresponds to the deepest target point 
at the border of the lower and middle 2/3 within the infusion “safe corridor” 
(green zone), the blue lines show the levels of step-by-step cannula elevation 
every 2 mm

2 мм / 2 mm
2 мм / 2 mm

а б
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Всем пациентам сразу после завершения операции 
проводили МРТ головного мозга (рис. 3) с последую-
щей транспортировкой в отделение нейрохирургии.

Практический опыт первых 6 вмешательств. Общая 
характеристика группы. В  настоящей работе мы со-
знательно ограничиваемся описанием общих характе-
ристик без представления детализированных индиви-
дуальных клинических данных и анализа исходов.

В  группу вошло 6 пациентов с  подтвержденным 
AADCd, у которых во всех случаях отмечались:

• выраженная задержка психомоторного развития;
• окулогирные кризы;
• дистонические проявления разной степени тяже-

сти;
• признаки вегетативной дисфункции (эпизоды 

гипергидроза, колебания температуры тела, часто-
ты сердечных сокращений, артериального давле-
ния).
Интраоперационное течение. Всем пациентам 

успешно выполнили планируемое нейрохирургическое 
вмешательство без  технических сбоев. Ступенчатая 
инфузия препарата по рекомендованной производи-
телем Z-образной схеме введения обеспечила равно-
мерное распределение препарата в ткани мозга без ге-
моррагических осложнений, что  подтверждалось 
данными МРТ после завершения операции. Продол-
жительность вмешательства по  мере наращивания  
соответствующего опыта сокращалась от  первых  
к  последующим случаям: эффект обучения и совер-
шенствования работы операционной команды позво-
лил сократить время операции с 5,5 до 4 ч.

В раннем послеоперационном периоде:
• проводился стандартный мониторинг неврологи-

ческого статуса и витальных функций;
• сразу после оперативного вмешательства выпол-

нялась МРТ головного мозга для исключения ге-
моррагических и  крупноочаговых ишемических 
осложнений и верификации точности попадания 
и распределения препарата;

• все пациенты получали назначенную ранее заме-
стительную терапию в прежних дозах для профи-
лактики синдрома отмены, дестабилизации со-
стояния и снижения риска развития дистонических 
кризов с гемодинамическими колебаниями и воз-
можными геморрагическими осложнениями в зо-
не вмешательства.
В  1 наблюдении по данным послеоперационной 

МРТ отмечено путевое микрокровоизлияние размером 
до 0,1 × 0,1 мм над путаменом по ходу одной из тра-
екторий, не имевшее каких-либо клинических про-
явлений.

Обсуждение
В нашем наблюдении интрапутаменальная инфу-

зия генного препарата эладокоген экзупарвовек у детей 
с AADCd продемонстрировала хорошую воспроизво-
димость и приемлемый профиль безопасности: во всех 
случаях была достигнута клинически значимая поло-
жительная динамика, а серьезных интраоперационных 
осложнений не  отмечено. Эти данные согласуются 
с опубликованными зарубежными сериями [3, 4], где 
интрапаренхиматозная генная терапия рассматрива-
ется как патогенетический метод лечения AADCd, су-
щественно улучшающий естественное течение болез-
ни по  сравнению со  всеми ранее предложенными 
способами медикаментозного лечения.

Полученный опыт демонстрирует ряд преимуществ 
использованного безрамного стереотаксического под-
хода. Большинство сообщений о  генной терапии 
при AADCd основаны на использовании рамных сте-
реотаксических систем, традиционно рассматриваемых 
как «золотой стандарт» для высокоточных интрапарен-
химатозных вмешательств. Однако в педиатрической 
практике рамная фиксация имеет существенные огра-
ничения: она увеличивает продолжительность операции 
и время нахождения ребенка под общей анестезией, 
требует дополнительных манипуляций по установке 
и верификации рамы. Наш опыт показывает, что ис-
пользование современной безрамной нейронавигации 
позволяет обеспечить необходимую точность позици-
онирования канюли при одновременном сокращении 
длительности вмешательства и анестезиологического 
пособия. Сокращение продолжительности анестезии 
особенно важно у детей с тяжелым неврологическим 
дефицитом и вегетативной нестабильностью, для ко-
торых длительная анестезия сама по себе является зна-
чимым фактором риска.

Рис. 3. Магнитно-резонансная томография головного мозга после инфу-
зии генного препарата. На T2-взвешенных изображениях визуализиру-
ются гиперинтенсивные зоны в  области путамена с  обеих сторон, 
по интенсивности сигнала сопоставимые с ликвором. Красными круж-
ками в правом путамене отмечены точки инфузии

Fig. 3. Magnetic resonance imaging of the brain after gene therapy infusion. 
T2-weighted images show hyperintense areas in the putamen on both sides, 
with signal intensity comparable to  that of  cerebrospinal fluid. Red circles 
in the right putamen indicate the infusion sites
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Вместе с тем безрамный подход предъявляет повы-
шенные требования к  качеству предоперационной 
визуализации и интраоперационной регистрации. Ис-
пользование высокопольной МРТ (3Т) головного моз-
га с тонкими срезами в T1- и T2-взвешенных режимах, 
дополненных трехмерными последовательностями 
(например, T2 CUBE) и ангиографическим режимом 
T1 TOF, позволяет детально оценить размеры и кон-
фигурацию путамена, степень атрофии полушарий, 
ширину субарахноидальных пространств и ход перфо-
рирующих сосудов. Эти данные критически важны 
для выбора безопасных траекторий, определения глу-
бины погружения канюли и прогнозирования возмож-
ного смещения мозга, особенно у пациентов с выра-
женной атрофией [7].

Для инфузии генного препарата мы использовали 
нейровентрикулярную канюлю SmartFlow 16G  
(I. D. 0,008″, длина 4 ft, дистальный участок 18 мм; 
ClearPoint Neuro, США) (см. рис. 1). Канюля имеет 
ступенчатое строение дистального отдела: более тонкий 
рабочий кончик переходит в  участок большего диа-
метра, что  обеспечивает плавный переход от ствола 
к дистальному сегменту, способствует более устойчивой 
фиксации в паренхиме и снижает риск микродвижений 
и  рефлюкса раствора по  ходу пункционного канала. 
Описанная геометрия дистального участка позволяет 
распределять поток инфузируемого препарата в боль-
шем объеме, уменьшает локальное давление на ткань 
и, соответственно, снижает вероятность микрокрово-
излияний по траектории.

Важно подчеркнуть, что достигнутый клинический 
эффект сопровождался приемлемым профилем безо-
пасности. В нашей серии не было клинически значи-
мых интраоперационных геморрагических осложнений. 
У 1 пациента по данным ранней послеоперационной 
МРТ выявлены микрокровоизлияние и участок гипо-
интенсивного сигнала в  T2-режиме над  путаменом, 
не сопровождавшиеся нарастанием неврологического 
дефицита. Данное изменение, возможно, связано с по-
вреждением мелких перфорирующих сосудов, в первую 
очередь лентикулостриарных артерий по ходу одной 
из траекторий. Этот случай дополнительно подчерки-
вает критическую важность максимально тщательного 
предоперационного планирования, обязательного 
включения в  протокол визуализации ангиографиче-
ской последовательности T1 TOF для  верификации 
мелких сосудов путамена и стремления располагать 
как траекторию, так и таргетную точку вне проекции 
сосудистых стволов.

Наряду с техническими аспектами существенную 
роль играют организационные и нормативно-правовые 
условия, в которых внедряется технология. Наш опыт 
показывает, что  при  наличии скоординированной 
мультидисциплинарной команды (в составе невролога, 
генетика, нейрохирурга, анестезиолога, реабилитоло-
га), четко выстроенного нормативно-правового сопро-

вождения и поддержке со стороны федеральных про-
грамм возможно создание устойчивой модели оказания 
высокотехнологичной помощи пациентам с AADCd 
на базе одного референсного центра.

Наше исследование тем не менее имеет ряд огра-
ничений: числа наблюдений недостаточно для оконча-
тельной оценки эффективности и безопасности метода, 
отсутствует контрольная группа, а длительность катам-
неза у части пациентов на момент подготовки статьи 
не превышает 1 года. В данной работе мы сознательно 
не приводим развернутые данные по клиническим ис-
ходам и фокусируемся на технических и организаци-
онных аспектах вмешательства, а  также на  профиле 
безопасности. Детализированный анализ клинических 
результатов с  использованием стандартизированных 
шкал и сопоставлением с генотипом и фенотипом па-
циентов планируется представить в отдельной публи-
кации по мере увеличения числа наблюдений и удли-
нения срока катамнестического наблюдения.

В совокупности наш опыт и данные международных 
публикаций позволяют рассматривать интрапутаме-
нальную инфузию препарата эладокоген экзупарвовек 
как перспективный метод лечения AADCd, который 
меняет парадигму лечения, смещая акцент с симптома-
тического ведения к целенаправленному патогенети-
ческому вмешательству. Дальнейшее накопление кли-
нического материала, стандартизация хирургических 
и анестезиологических протоколов, а также развитие 
нормативной базы генной терапии в Российской Феде-
рации представляются ключевыми условиями для рас-
ширения доступности данной технологии и формиро-
вания национальных клинических протоколов.

Выводы
Представленный опыт первых 6 инфузий генного 

препарата эладокоген экзупарвовек в путамен у детей 
с AADCd в условиях Российской детской клинической 
больницы показывает, что применение безрамного сте-
реотаксического подхода при наличии соответствующей 
инфраструктуры и подготовленной мультидисципли-
нарной команды является технически выполнимым 
и безопасным. Детальное описание этапов отбора па-
циентов, нормативно-правового сопровождения, пред
операционного планирования траекторий, особенностей 
нейронавигации, параметров конвекционно-усиленной 
инфузии генного препарата и послеоперационного на-
блюдения может служить практическим руководством 
для детских федеральных нейрохирургических центров, 
планирующих внедрение генной терапии. Ограничен-
ный объем выборки и намеренное отсутствие анализа 
клинических исходов в настоящей работе подчеркивают 
необходимость дальнейшего накопления наблюдений 
и длительного катамнеза как основу для национально-
го протокола лечения AADCd и создания референсного 
центра генной терапии болезней центральной нервной 
системы в Российской Федерации.
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