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J’ Choroby takie jak nowotwory, wrodzona
slepota czy choroby neurologiczne bedzie mozna wyleczy¢ dzieki terapiom genowym.
W sprzedazy juz sa leki, ktore stuza do leczenia dziedzicznej choroby siatkowki, a takze
inne, w ktorych modyfikacjami genetycznymi zwieksza sie szanse wyleczenia bialaczki.
Prowadzone sa tez terapie genetyczne niedoborow odpornosci u dzieci. Kwestia przyszlosci
jest pojawienie sie kolejnych skutecznych terapii. Terapie genowe to przyszlos¢ medycyny,
ale na ich zastosowanie duzy wplyw maja wysokie koszty i watpliwosci natury etycznej
w przypadku modyfikacji eugenicznych.

- Terapia genowa polega na tym, Ze za pomoca metod inzynierii genetycznej dokonujemy jakiejs$
zmiany w komorce. Zmiana moze polegac¢ na dodaniu czegos$ do sekwencji genetycznej, zabraniu
jakiejs sekwencji genetycznej, na zmianie wewnatrz chromosomdw, choc¢ nie tylko w nich - ttumaczy
w rozmowie z agencja informacyjna Newseria Innowacje dr hab. Radostaw Zagozdzon, kierownik
Zaktadu Immunologii Klinicznej Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego.

Obecnie prowadzone sa dwa gtdwne typy terapii genowej: zmiana genetyczna w samym organizmie
poprzez np. wprowadzenie wirusa do organizmu oraz modyfikacja komoérek poza organizmem
czlowieka, a nastepnie ich wszczepienie. Terapia genowa moze mie¢ na celu wprowadzenie
materiatu genetycznego do komdrek, aby kompensowaé nieprawidtowe geny lub wytworzyé
korzystne biatko. Jesli zmutowany gen powoduje, ze niezbedne biatko jest wadliwe lub go brakuje, to
terapia genowa moze wprowadzi¢ prawidlowa kopie genu lub jego uproszczony odpowiednik.
Stosuje sie przy tym m.in. zmodyfikowane wirusy, tzw. wektory wirusowe, wyposazone w sekwencje
genetyczne, ktore zastepuja uszkodzone geny powodujace choroby w komérkach.

- Na obecnym etapie, gtowne cele terapii genowej to korekta prostych schorzen, gdzie uszkodzony
jest jeden konkretny gen. W przypadku niedoboréw odpornosci sa juz prowadzone zaawansowane,
bardzo skuteczne terapie. Miedzy innymi we Francji u dzieci na bardzo wczesnym etapie pobierane
sa ich komorki macierzyste ze szpiku, nastepnie sa one modyfikowane i zwracane. Dzieci nagle
zdrowieja. Z 0sob, ktore na pewno nie przezylyby diugo ze wzgledu na rozwdj zakazen, nagle staja
sie praktycznie zdrowe. Sa tez juz terapie modyfikacji struktur oka w okulistyce, zeby przywrécié
wzrok, bajecznie drogie i bardzo trudne terapie, ale w teorii w petni wykonalne - podkresla dr
Radostaw Zagozdzon.

W ubiegtym roku amerykanski Urzad ds. Zywnosci i Lekéw (FDA) zatwierdzit terapie genowa
Luxturna. Ma ona poméc w leczeniu dziedzicznej choroby siatkowki - wrodzonej Slepoty Lebera. Za
pomoca zmodyfikowanego genetycznie wirusa mozna naprawi¢ genom komorek siatkéwki. Lek trafit
juz do sprzedazy w lutym tego roku i obecnie jest najdrozszym lekiem swiata - cena za pojedyncza
terapie siega 850 tys. dol. FDA zatwierdzita tez terapie genowa modyfikujaca uktad odpornosciowy
chorego, ktéra mozna stosowac u chorych na oporna biataczke limfoblastyczna.



Wady genetyczne sa odpowiedzialne m.in. za chorobe Parkinsona, Huntingtona, mukowiscydoze,
szereg chorob nowotworowych i sercowo-naczyniowych. Terapie genowe moga pomoc wyleczyc je
wszystkie lub przynajmniej poprawic jakos¢ zycia chorego. Obecne mozliwosci nauki sa jednak
ograniczone. Powstaja terapie i leki, ktére sa w stanie naprawié¢ pojedynczy gen. W przypadku
wiekszosci schorzen odpowiedzialny za nie jest caly zespdt uszkodzonych gendw.

- W wiekszosci przypadkow choroba nie polega na uszkodzeniu jednego genu, tylko na tzw.
predyspozycji, gdzie czlowiek rodzi sie z pewnym zestawem gendéw, ale pdzniej srodowisko
modyfikuje tkanke cztowieka, jego organizm i stad wynika choroba. Jezeli palimy papierosy, u czesci
z nas rozwinie sie nowotwor, u czesci 0sob nie - za to odpowiada nasz kod genetyczny. Teoretycznie
mozemy naprawi¢ kazdy gen, w praktyce najpierw musimy go znac, co jest bardzo trudne. Jezeli to
jest wielogenowe uszkodzenie, praktycznie w tej chwili nie mamy zadnych mozliwosci - przyznaje dr
Radostaw Zagozdzon.

Jak wskazuje ekspert, modyfikacje genetyczne niosa za soba réznego rodzaju zagrozenia i skutki
uboczne. Duzo zalezy od modyfikowanego genu. Takze stosowanie wektoréw wirusowych moze sie
okaza¢ szkodliwe dla organizmu. Nie wiadomo, jak zareaguje dany organizm, ktéry broni sie przed
wirusem.

- Zawsze ryzykujemy, ze naprawiajac jedna strukture, uszkodzimy inna strukture naszego genomu,
co samo z siebie powoduje mozliwos¢ powstania chociazby nowotworu. Znane sa przyktady zgonéw
po wprowadzeniu wektora wirusowego do cztowieka, bo jego uktad odpornosciowy odpowiedziat
dramatycznie silnie na wprowadzona strukture. Jezeli terapie sa wprowadzone poza ustrojem
cztowieka, ryzyko skutkéw ubocznych samej terapii genetycznej maleje, co nie znaczy, ze terapie sa
bezpieczne - mowi ekspert.

Modyfikacje genetyczne moga tez budzi¢ watpliwosci natury etycznej. W Europie czy USA
przeprowadza sie modyfikacje embrionow zwierzecych w celach wytacznie naukowych. Chinscy
badacze prébowali zas skorygowaé¢ wady genetyczne embrionéw ludzkich, co wzbudzito wéwczas
negatywna reakcje czesci naukowcow zachodnich. Na Zachodzie takie eksperymenty do niedawna
byly zabronione. Nadal trwa debata nad ich dopuszczeniem.

- Prawdopodobnie nie uda sie rozwigza¢ wszystkich probleméw medycznych za pomoca modyfikacji
genetycznych, jednak trzeba mie¢ nadzieje, ze wiele choréb w ten sposdb zostanie wyleczonych lub
ze organizm czlowieka bedzie dzieki nim znosit skutki choroby w miare tagodnie. Przed tymi
terapiami w tej chwili istnieja dramatyczne wyzwania natury technologicznej, istnieje duzo
watpliwosci natury etycznej, plus jeszcze olbrzymie koszty zwiazane ze stosowaniem tej terapii.
Przetamanie tych wyzwan jest pierwszym etapem, aby$my w ogdle mogli méwi¢ o skutecznosci
terapii genetycznych - podsumowuje dr Radostaw Zagozdzon.

Zrédto: www.newseria.pl
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Nowebadania profesor psychologii Julie Aitken Schermer .
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