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LYSOSOMAL DISEASE NETWORK (LDN)
WORLD MEETING ­ FEB. 9 to FEB. 13, 2015
Highlights from the WORLD Meeting, Staci Kallish, DO

The Lysosomal Disease Network held their 11th annual We're
Organizing Research for Lysosomal Diseases (WORLD) meeting
last week in Orlando, Florida.   Scientific Advisory Committee
(SAC) members Bob Desnick, PhD, MD; Mark Haskins, PhD;
Heather Lau, MD; and Steve Walkley, PhD were in attendance,
as well as well as NTSAD Board members Staci Kallish, Jayne
Gershkowitz, and Bradley Campbell, and NTSAD Executive
Director, Sue Kahn. The meeting focuses on all aspects of current
research for lysosomal storage diseases (LSDs), from basic
research, translational research currently involving animal studies,
and ongoing clinical trials and brings together many participants
from scientific research, healthcare, pharmaceutical industry, and
patient advocacy. 
 
More than any other year, there were a number of talks and
abstracts about new therapies in development and in clinical trials
for diseases that affect the central nervous system. The news
that came out of the meeting was encouraging and truly offers
hope for the future.
 

Below are summaries of a few talks that are 
relevant for the NTSAD community.

NATURAL HISTORY STUDIES and PATIENT
FOCUSED DATA IN DRUG DEVELOPMENT

Strategic Collaboration
for GM1 Research

 
Last week, LYSOGENE, a clinical
gene therapy biotechnology
company in Paris, announced a
strategic collaboration with the
University of Massachusetts
Medical School (UMMS) and
Auburn University (AU).
 
Through this partnership,
LYSOGENE will work with Dr.
Miguel Sena­Esteves from UMMS
and Dr. Douglas Martin from AU to
develop the pre­clinical studies
needed to bring gene therapy for
GM1 gangliosidosis to clinical
trials.
 
"We are thrilled by our
collaboration with University of
Massachusetts Medical School
and Auburn University, which
constitutes a significant step
towards the development of a
treatment for patients affected with
GM1­gangliosidosis, a severely
debilitating disease. For each of
these patients and their families,
there is currently no option and an
urgent need for a safe and
effective therapy", said Karen
Aiach, founding president and
CEO of LYSOGENE.
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