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Terapia genowa zespołu Wiskotta-Aldricha
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Zespół Wiskotta-Aldricha (WAS) jest dziedziczną
wadą układu odpornościowego, powodującą podatność na zakażenia i krwawienie.
W badaniu europejskim prowadzono terapię genową (GT) w celu korekty wad wywołanych
przez WAS.

WAS jest rzadką chorobą genetyczną sprzężoną z chromosomem X, powodowaną przez mutacje
w genie was. Jedynym obecnie dostępnym leczeniem jest allogeniczny przeszczep
hematopoetycznych komórek macierzystych (HSC), lecz zgodnych dawców trudno jest znaleźć.

Opracowywana GT jest niezwykle obiecująca z racji postępów w modyfikowaniu genetycznym HSC.
Przeprowadzono niedawno badanie kliniczne transferu genów w wektorze lentiwirusowym (LV) do
autologicznych HSC CD34+ pobranych od chorych na WAS. Głównym celem finansowanego przez
UE projektu WASHSCGENETHERAPY (Preclinical studies in mouse hematopoietic stem cells for
gene therapy of Wiskott-Aldrich syndrome) było przeprowadzenie przedklinicznych badań na
zwierzętach i udoskonalenie tej technologii GT, aby móc skutecznie stosować ją u pacjentów z WAS.
Uczestnicy zamierzali przeanalizować obecnie stosowane w badaniach klinicznych LV oraz
opracować metody dalszego udoskonalania LV.

Badacze opracowali LV trzeciej generacji i porównali ich działanie z LV stosowanymi w badaniach
klinicznych. Wyniki projektu dowiodły, że po przeszczepie skorygowanych poprzez GT ludzkich HSC
pozbawionym odporności myszom (nude) możliwe jest wykrycie ekspresji białka WAS u ich
potomstwa. Te dane wskazują na odzyskanie zdolności do proliferacji komórek i wydzielania przez
nie IL2 po stymulacji receptora CD3. Co istotne, badacze zaobserwowali tendencję do podwyższenia
poziomu ludzkiego białka WAS w granulocytach i komórkach szpiku uzyskanych in vitro poprzez
różnicowanie linii transdukowanych komórek ujemnych.

Te badania przedkliniczne prowadzone w ramach projektu umożliwiły wywnioskowanie, że
udoskonalone LV trzeciej generacji z alternatywnym promotorem umożliwia transdukcję HSC oraz
przybliżenie wielkości śledziony i liczby płytek krwi do normy. Na podstawie tych wyników możliwe
będzie uzyskanie stabilnych linii komórkowych do terapii genowej chorych na WAS.
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Zaawansowany rak szyjki macicy – przełamać
tabu
Kobiety z rakiem szyjki macicy wciąż pozostają w cieniu.
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39 projektów z dofinansowaniem - Welcome
to Poland 2024
39 projektów z 37 instytucji na łączną kwotę 18,8 mln zł.
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Pasożyty mogą pomóc w leczeniu chorób
autoimmunologicznych
Zidentyfikowała dr hab. Katarzyna Donskow-Łysoniewska z Uczelni Łazarskiego.
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Pierwszy w Polsce zabieg termoablacji
pierwotnego raka płuca
W Instytucie Gruźlicy i Chorób Płuc w Warszawie.
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Rodzaj treningu może wpływać na skład
mikrobiomu jelitowego
Nasze jelita będą zasiedlały nieco inne, prozdrowotne bakterie.
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Krystaliczne gąbki zmniejszają ryzyko pracy
nad niebezpiecznymi...
Naukowcy opracowali metodę zabezpieczania związków metaloorganicznych.
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Terapia genowa choroby Alzheimera
Komentują badacze w piśmie „Signal Transduction and Targeted Therapy”.
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Zbyt restrykcyjna dieta może skutkować
depresją
Wynika z najnowszych badań.
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