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merykanscy specjalisci po raz pierwszy
opracowali metode dajaca nadzieje na to, ze w przyszlosci bedzie mozna leczy¢ choroby
mitochondrialne - pisze ,Nature”. Wprowadzenie jej do praktyki bedzie jednak bardzo
trudne.

Choroby mitochondrialne powodowane sa przez wadliwe mitochondria, organella dostarczajace
komoérkom energii, ale uczestniczace rowniez w wielu procesach komoérkowych. Zakodowana jest
w nich niewielka liczba 37 genéw (mDNA), ktére moga zawiera¢ wady genetyczne przenoszone przez
matke na potomstwo.

Wady te moga wywotywac takie schorzenia jak neuropatia wzrokowa Lebera, neuropatia obwodowa
z ataksja i barwnikowym zwyrodnieniem siatkéwki oraz padaczka miokloniczna z nieprawidtowymi
czerwonymi wtoknami miesniowymi. Choruje na nie 1 na 15 000 os6b. W Stanach Zjednoczonych co
roku przychodzi na swiat od 1 tys. do 4 tys. dzieci z tego rodzaju wadami.

Niektore z tych choréb powoduja ciezkie uszkodzenia ptodu, doprowadzaja do poronien lub zgonéw
dzieci zaraz po porodzie. Na ogo6l sa one zwiazane z tkankami o wysokim zapotrzebowaniu
energetycznym - miesni szkieletowych lub uktadu nerwowego.

Uczeni od dawna zastanawiali sie zatem, jak mozna bytoby je leczy¢. Pierwsza taka nadzieje daje
metoda zaproponowana przez prof. Shoukhrata Mitalipova i jego wspdtpracownikéow z Oregon
Health & Science University.

Terapia ma polegac¢ na pobraniu od chorego komorek skoéry z mitochondriami zawierajagcymi wadliwy
gen. W laboratorium zostalaby z nich usunieta cytoplazma, w ktérej znajduja sie nieprawidlowe
mitochondria, a potem zastgpiono by ja cytoplazma pobrana z jajeczka dawczyni.

Badacze Oregon Health & Science University twierdza, ze w ten sposéb mozna uzyska¢ embrionalna
komorke macierzysta z prawidtowym mitochodrium. Potem trzeba bylo ja jeszcze przeksztalcic
w odpowiednia komdrke wyspecjalizowana, np. neurony, i dopiero wtedy mozna bytoby ja
wprowadzi¢ do organizmu chorego, zeby zastapi¢ komorki wadliwe. Pozwolitoby to leczy¢ np. wady
wrodzone miesnia sercowego.

Prof. Robin Lovell-Badge z Francis Crick Institute powiedzial w wypowiedzi dla ,BBC News”, ze
wprowadzenie komdrek uzyskanych w laboratorium do miesni chorego moze byé dosc tatwe.
Znacznie trudniejsze i bardziej ryzykowne bedzie natomiast doprowadzenie ich do miesnia
sercowego, a tym bardziej do moézgu.

Genetyk University of Kent, prof. Darren Griffin twierdzi w komentarzu dla Britain's Science Media
Centre, ze trzeba jeszcze wiele czasu, zeby wprowadzi¢ te metode do praktyki kliniczne;j.

Na razie mozliwe jest zastosowanie techniki wspomaganego rozrodu, ktéra ma ochroni¢ kobiety



przed urodzeniem dziecka z choroba mitochondrialna przenoszona w niektérych rodzinach. Na taki
zabieg w lutym 2015 r. zgodzita sie jedynie Wielka Brytania. Oczekuje sie, Zze pierwsze na Swiecie
dziecko dzieki tej metodzie przyjdzie na swiat w 2016 r. Bedzie ono jednak miato geny trojga
rodzicow, dwdéch matek i ojca.

Tego rodzaju technika zaptodnienia in vitro polega na tym, ze od jednej kobiety pobierane sa jajeczka,
z ktorych wyjmuje sie zawierajace DNA jadro komdrkowe. Jest ono potem wstawiane do komorki
jajowej drugiej kobiety, z ktorej wczesniej usunieto jej wlasne jadro komorkowe, ale nadal znajduja
sie w niej mitochondria, bedace swego rodzaju sitownikami dostarczajacymi komdérkom energii. Tak
spreparowana komorka jajowa, pochodzaca od dwoch kobiet, jest nastepnie zaptadniana.

Druga metoda jest podobna, ale rézni sie tym, ze transfer jadra komérkowego przeprowadzony jest
juz po zaptodnieniu komorki jajowej, czyli na etapie poczatkowego rozwoju zarodkowego. W takiej
komodrce znajduja sie juz jadra komdrek rozrodczych obojga rodzicow. Sa one usuwane i przenoszone
do oprdznionego z obu jader drugiego zarodka, w ktorym znajduja sie jedynie mitochondria,
pochodzacego od dwdch innych oséb, dawcow embriona.
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