Terapla genowa

Terapia genowa jest sposobem przywracania funkcjonowania gendw
w komdérkach, w ktdérych ich nie ma lub nie dziataja prawidtowo.
Geny zawierajg wszystkie informacje potrzebne do tworzenia i
utrzymania komérek ciata zakodowane za pomocg kwasu
dezoksyrybonukleinowego (DNA). Jadro kazdej komorki zawiera
dwadziescia trzy pary chromosoméw, na ktérych znajdujag sie
tysigce genéw. Pewne choroby wynikajg z matych zmian w DNA
gendw, co okresla sie jako wariancje genetyczne. Wariancje
wystepuja, kiedy informacje zakodowane za pomocg gendw zostaja
nieprawidtowo skopiowane, co moze prowadzi¢ do wytwarzania
nieprawidtowych biatek powodujagcych choroby. Stosowanie
terapii genowej ma na celu usuniecie problemu w jego Zrédle.
Oznacza to przywrécenie mozliwo$Sci prawidtowego dziatania
tkanek 1 narzadéw.

Terapia genowa jest wysoce eksperymentalng technika dajagca
obiecujgce wyniki w niektérych badaniach klinicznych z
udziatem ludzi cierpigcych na takie choroby jak niedobory
odpornosci (kiedy uktad odpornosSciowy nie dziata prawidtowo),
dystrofia miesniowa (postepujacy zanik miesni szkieletowych) i
niedokrwistos¢ (zmniejszenie liczby krwinek czerwonych Tlub
ostabienie ich dziatania). 0d 1990 roku na S$wiecie
przeprowadzono ponad 1700 badan klinicznych.

Terapia genowa jest przydatna w przypadku choréb zwigzanych z
wadg pojedynczego genu wynikajgca z pojedynczej lub wielu
wariancji w tym samym genie. W chorobach wynikajacych z
nieprawidtowego dziatania wielu gendéw to podejsScie jest
znacznie bardziej z*ozone, a szanse jego dziatania s3g
niewielkie.


https://toolbox.eupati.eu/resources/terapia-genowa/?lang=pl

Inne materiaty

= European Society of Gene and Cell Therapy. (2011,
October 29). Introduction to Gene Therapy. Pobrano 17
czerwca 2015 r. ze strony
https://web.archive.org/web/20170130082943/http://www.es
gct.eu/useful-information/introduction-to-gene-
therapy.aspx

Pismiennictwo

1. U.S. National Library of Medicine. (2015). Genetics Home
Reference. Retrieved June 17, 2015, from
http://ghr.nlm.nih.gov/

A2-1.06.6V1.1


https://web.archive.org/web/20170130082943/http://www.esgct.eu/useful-information/introduction-to-gene-therapy.aspx
https://web.archive.org/web/20170130082943/http://www.esgct.eu/useful-information/introduction-to-gene-therapy.aspx
https://web.archive.org/web/20170130082943/http://www.esgct.eu/useful-information/introduction-to-gene-therapy.aspx

