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Terapia genowa przywrocila myszom stuch

Naprawa jednego genu pozwolila na pewien czas, czesciowo, przywroci¢ stuch myszom
z wrodzona gluchota. Podobna metoda naukowcy chca leczy¢ inne choroby genetyczne, np.
progerie czy anemie sierpowata.
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Ubytki stuchu to duzy problem - globalnie dotycza az 10 proc. spoteczenstwa. Aparaty stuchowe, czy
implanty slimakowe nie zawsze moga pomdc.

W przypadku genetycznego podtoza niedostuchu czy gtuchoty, co dotyczy potowy przypadkéw,
zadziata¢ mogtaby terapia genowa.

Juz przed dwoma laty badacze z Harvard University zdotali naprawi¢ tzw. dominujaca mutacje
i zapobiec utracie stuchu u myszy. To jednak nie wystarcza. ,Wiekszo$¢ genetycznych choréb nie jest
powodowana mutacjami dominujacymi. Prowadza do nich mutacje recesywne, co dotyczy takze
ubytkow stuchu” - podkresla prof. David R. Liu, autor nowej pracy opublikowanej w piSmie ,Science
Translational Medicine”.

W przypadku mutacji dominujacych wystarczy wylaczy¢ wadliwa kopie genu (czlowiek ma
w komodrkach dwa warianty gendw - od ojca i od matki). ,Jednak w przypadku choréb recesywnych,
nie mozna tego zrobic. Z definicji, recesywny allel (wariant genu - przyp. red.) oznacza, ze obie kopie
sq wadliwe. Nie mozna wiec usunac¢ ztej kopii. Trzeba naprawic jedna lub obie” - wyjasnia prof. Liu.

Badacze z Harvardu i Boston Children's Hospital juz wczesniej z pomoca specjalnego wirusa zdotali
wprowadzi¢ do komorek prawidtowa wersje genu TMC1, ktérego mutacja w obu kopiach powoduje
gwaltownie postepujace uszkodzenia w komodrkach rzesatych. To komorki, ktore odbieraja wrazenia
stuchowe i wysylaja impulsy do mdzgu.

Wprowadzenie catego nowego genu moze jednak takze nie wystarczaé, nie dawac trwatych efektéw.

W opisanym teraz eksperymencie, naukowcy zastosowali inng metode - przeprowadzili edycje
uszkodzonego genu. Uzyli do tego specjalnego molekularnego systemu modyfikujacego geny. , Dziata
to, jak sprawdzanie pisowni. Jesli cos sie Zle napisze, system sprawdzajacy naprawi btad” - wyjasnia
jeden z autorow dokonania dr Jeffrey Holt z Boston Children's Hospital.

Kiedy naukowcom udato sie naprawi¢ wadliwy gen, komoérki odzyskaty stuprocentowa sprawnosc.

Do wprowadzenia skomplikowanego naprawczego systemu potrzebne jednak bylo uzycie dwoch
wirusow - to znaczy, kazdy z nich niést inne elementy. Oznacza to, ze dwa wirusy jednoczesnie
musiaty wnikna¢ do komorek. Kiedy razem zainfekowaly komodrke, system sie uruchamiat i naprawiat
gen.

Okazat sie przy tym dziata¢ z duza precyzja. Tylko w minimalnym stopniu wprowadzat potencjalnie
grozne, przypadkowe zmiany w materiale genetycznym komorek. ,ZanotowaliSmy niewiele dowodow
na edycje poza celem. ZaobserwowaliSmy takze, ze leczone zwierzeta zachowaly witasciwa
morfologie komorek rzesatych i przetwarzanie sygnatu. Oznacza to, ze komorki rzesate - kluczowe
dla konwersji sygnaléw dzwiekowych w impulsy neuronalne wygladaty na bardziej normalne
i normalnie sie zachowywaty” - méwi prof. Liu.

Juz nieformalny test pokazal, ze myszy zaczely stysze¢. W odpowiedzi na klasniecie w dlonie
podskoczyly i obrocily sie w strone zrédta dzwieku.

Szczegdélowe testy pokazaly, ze zwierzeta stysza glosne dzwieki, a czasami nawet te o Sredniej
gtosnosci.

Naturalnie przed powstaniem terapii potrzeba wiele dalszych badan. Na przyktad okazato sie, ze
komorki do ktérych wirusy nie wniknety, nadal obumieraly, co powodowato nawrét gluchoty.
Badanie jednak pokazalo to, co najwazniejsze - ze z pomoca uzytej metody mozna edytowaé geny
w komorkach.



Naukowcy juz ja testuja pod katem leczenia innych choréb, w tym progerii, anemii sierpowatej
i choréb miesni.

Zrédlo: pap.pl
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Nowy wskaznik zwiekszajacy ryzyko arytmii
komorowej

Kardiolodzy z Opola go zdefiniowali.
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Nowa metoda odzvskiwania pierwiastkow
ziem rzadkich

Naukowcy z Uniwersytetu Marii Curie-Sktodowskiej w Lublinie opracowali ja.
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Publikowanie filmikow placzacvch dzieci to
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forma cyberprzemocy

Przestrzegaja badaczki tego zjawiska.

07-04-2025

W poszukiwaniu furtek w prawie zamowien
publicznych

Srodowisko akademickie od lat apeluje o zmiany.

Na terenie Polski zyje ok. 45 tysiecy par
bocianow

Podsumowat koordynator spisu.

07-04-2025

Nadcisnienie wczesnie uszkadza nerki

Powoduje zmiany w nerkach juz na wczesnym etapie choroby.
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Ruszyl nabor do 8. edycji programu
stypendialnego

Przeznaczony dla Polonii na studia w Polsce.

07-04-2025

Wykorzystanie 500 min zt przez NCN wymaga
zmian

Narodowe Centrum Nauki nie moze wykorzysta¢ 500 mln zt w obligacjach.
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