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Edytowanie genow pomaga leczy¢ zanik
miesni
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Dwa niezalezne zespoly badaczy amerykanskich
wykorzystaly z powodzeniem metode edytowania genow do leczenia dystrofii miesniowej

Duchenne’a - informuje , Science”.

Specjalisci Duke University zastosowali tzw. edytowanie genéw u dorostej myszy z zanikiem miesni
Duchenne’a, powodowanym brakiem dystrofiny w miesniach. Choroba ta najpierw atakuje miesnie
szkieletowe, a potem réwniez miesien sercowy, co doprowadza do zgonu. Wiekszos$¢ chorych umiera
przed 30. rokiem zycia.

Glowny autor tych eksperymentow, Chris Nelson twierdzi, ze wprowadzenie prawidlowego genu
przywracajacego wytwarzanie w organizmie dystrofiny poprawiato stan miesni gryzonia. Kiedy
wstrzyknieto go do ndg, poprawiata sie sita miesni, a podanie do krwioobiegu wptywato korzystnie na
prace miesnia sercowego oraz ptuc.

Badacze uzyli technike edytowania genow Crispr/Cas9, ktéra umozliwia precyzyjne zastepowanie
wadliwych genow prawidtowym. Uzywa sie w niej enzymu Cas9, ktdry tnie wadliwy fragment DNA.
Doktadnie wie, gdzie to zrobi¢, poniewaz przyczepiony jest do krotkiej nici RNA, ktdéra przylacza sie
jedynie do okreslonej sekwencji genomu. W tym przypadku do tej, ktéra ma by¢ zmodyfikowana.

Jednoczesnie do organizmu wprowadzany jest prawidlowy fragment DNA, z ktérego komédrka
korzysta, gdy naprawia ciecie wykonane przez Cas9 w miejscu, gdzie byta wada genetyczna.

Nelson twierdzi, ze stosowane dopiero od trzech lat edytowanie gendéw moze by¢ przydatne
w leczeniu wielu schorzen, takich jak mukowiscydoza czy choroba Huntingtona, jednak gtéwnym
wyzwaniem jest wprowadzenie genu doktadnie w to miejsce, gdzie jest on potrzebny.

Edytowanie gendéw w leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne’a uzyli takze specjaliSci Harvard
University. Ich eksperyment polegal jednak na wprowadzeniu prawidtowego genu kodujacego
dystrofine do komorek rozrodczych myszy. Dzieki temu 81 proc. potomstwa gryzoni chorych na to
schorzenie urodzito sie zdrowe, bez postepujacego zaniku mies$ni.
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PCI Days 2025 - Targi dla Przemystu
Farmaceutycznego i Kosmetycznego

PCI Days - kluczowe wydarzenie dla przemystu farmaceutycznego.

07-11-2024

Nie tylko szczepienia przeciw HPV wazne w
rewencji raka szyjki macic

Trzeba tez jednak pamietac o prostym i tanim badaniu.

07-11-2024

Jak skutecznie poradzi¢ sobie z bezsennoscia

Po 40-tce zaczynamy spac coraz krocej i coraz plyce;j.
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Naukowcy stworzyli beton z dodatkiem wody
stonej zamiast stodkiej

Efekty prac moga by¢ przydatne.

f.k../ Py
07-11-2024
Nie trzymajmy dzieci pod kloszem z tematem
smierci

Warto rozmawiac z dzieé¢mi na trudne tematy.

07-11-2024

Duzo swiatla w nocy moze prowadzic do
przedwczesnej Smierci

Wykazalo badanie z udzialem prawie 90 tys. 0sob.
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Test stania na jednej nodze dobrze okresla
stan zdrowia

Oraz ryzyko zgonu u 0séb 50+.
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07-11-2024

Wirtualne zajecia jogi skutecznym remedium
na przewlekly bol plecow

Poinformowano w czasopismie ,JAMA Network Open”.
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