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Terapia genowa w leczeniu glownej przyczyny
slepoty

Brytyjscy specjalisci po raz pierwszy zastosowali terapie genowa w leczeniu zwyrodnienia
plamki zwiazanego z wiekiem (AMD), bedacego najczestsza przyczyna slepoty - informuje
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»BBC News”.

Zabieg przeprowadzono w Oxford Eye Hospital u 80-letniej Janet Osborne, ktora traci wzrok
z powodu tzw. suchej, najczesciej wystepujacej postaci AMD. Polegat on na wstrzyknieciu do
siatkéwki genu kodujgcego biatko, ktére powstrzymuje plamke z6tta przed dalsza degradacja.

Jak wyjasnia prof. Robert MacLaren z University of Oxford, ktory przeprowadzit zabieg, zastosowana
terapia genowa ma uchronic¢ pacjentke przed catkowita utrata wzroku. Janet Osborne powiedziata,
ze lewym okiem nie jest juz w stanie rozpoznac twarzy, teraz walczy o zachowanie wzroku w prawym
oku.

Plamka zo6tta odpowiada za centralne widzenie, niezbedne do wykonywania codziennych czynnosci,
takich jak czytanie, prowadzenie samochodu czy rozpoznawanie twarzy. Na skutek jej uszkodzenia
w srodku pola widzenia pojawia sie ,czarna dziura” (tzw. mroczek centralny).

Sa dwa gléwne typy zwyrodnienia plamki zwigzanego z wiekiem - sucha i wysiekowa. Sucha jest
najczestsza, przypada na nia 85 proc. przypadkéw. Wysiekowa, w ktorej dochodzi do rozrostu
patologicznych naczyn krwionosnych uszkadzajacych plamke, stanowi tylko 15 proc., ale z kolei
odpowiada za wiekszo$¢ przypadkow utraty wzroku.

Wysiekowa posta¢ AMD ma rowniez te zalete, Zze mozna ja leczy¢ lekami. Terapia w tym przypadku
polega na systematycznym wykonywaniu iniekcji do gatki ocznej hamujacych powstawanie
dodatkowych, nieprawidtowych naczyn krwionosnych, ktore przerastaja siatkowke i ja uszkadzaja
powodujac Slepniecie.

Prof. Robert MacLaren w leczeniu suchej postaci AMD testuje przydatnos¢ terapii genowej. Janet
Osborne jest jego pierwsza pacjentka, u ktorej ja zastosowal. W sumie ma by¢ wykonanych 10 takich
zabiegéw. Terapie opracowata innowacyjna firma Gyroscope Therapeutics.

Defekt genetyczny, ktéra ma zniwelowaé ta metoda, powoduje, ze komdrki uktadu odpornosciowego
niszcza komorki Swiatloczule, co z kolei pogarsza jakos¢ widzenia.

Terapia polega zatem na wstrzyknieciu do siatkowki oka genu kodujacego odpowiednie biatko.
Specjalisci dokonuja tego za posrednictwem unieszkodliwionego wirusa, ktory zawiera ten fragment
DNA. Uklad immunologiczny przestaje wtedy niszczy¢ komorki siatkowki, co powinno uchronié¢
chorego przed dalsza utrata wzroku.

Prof. MacLaren uwaza, ze odpowiednio wczesne zastosowanie terapii genowej u pacjentow, ktorzy
z powody suchej postaci AMD traca wzrok, moze by¢ przelomem w oftalmologii. ,Mam nadzieje, ze
doczekam tego w najblizszej przysztosci” - dodat.

Nie wiadomo, jakie efekty zabieg ten dat w przypadku Janet Osborne, bo jest na to jeszcze za
wczesnie. Sucha posta¢ AMD zwykle postepuje stopniowo, wiec potrzebny jest diuzszy okres
obserwacji.

Brytyjski specjalista wraz ze swym zespotem juz wczesniej wykazal, ze mozliwe jest wykorzystanie
terapii genowej w leczeniu niektérych powodujacych Slepote schorzen oczu. Zastosowano ja
w leczeniu choroideremii, choroby powodujacej dystrofie blony naczyniowej i siatkowki.

Schorzenie to - wywotane przez mutacje w genie CHM kodujacym biatko REP-1 - doprowadza do
pogorszone widzenie zmierzchowego i stopniowego zawezanie pola widzenia. W Srednim wieku
nastepuje uposledzenie ostrosci widzenia, a potem catkowita Slepota.



Terapia zastosowana przez prof. MacLaren polegata na wstrzyknieciu za posrednictwem wirusow
prawidlowego genu CHM. U wszystkich szesciu pacjentéw w wieku 35-63 lat, ktorych poddano tej
metodzie, poprawila sie wrazliwos¢ siatkowki na swiatto, a u dwoch doszto do znacznego polepszenia
widzenia.

Zwyrodnienie plamki zwiazanej z wiekiem (AMD) w wielu krajach, takich jak Holandia, Szkocja,
Stowacja i Bulgaria, jest najczestsza przyczyna utraty wzroku; czesciej powoduje Slepniecie anizeli
zaCma czy jaskra.
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