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Dwa niezależne zespoły badaczy amerykańskich
wykorzystały z powodzeniem metodę edytowania genów do leczenia dystrofii mięśniowej
Duchenne’a – informuje „Science”.

Specjaliści Duke University zastosowali tzw. edytowanie genów u dorosłej myszy z zanikiem mięśni
Duchenne’a, powodowanym brakiem dystrofiny w mięśniach. Choroba ta najpierw atakuje mięśnie
szkieletowe, a potem również mięsień sercowy, co doprowadza do zgonu. Większość chorych umiera
przed 30. rokiem życia.

 

Główny autor tych eksperymentów, Chris Nelson twierdzi, że wprowadzenie prawidłowego genu
przywracającego wytwarzanie w organizmie dystrofiny poprawiało stan mięśni gryzonia. Kiedy
wstrzyknięto go do nóg, poprawiała się siła mięśni, a podanie do krwioobiegu wpływało korzystnie na
pracę mięśnia sercowego oraz płuc.

 

Badacze użyli technikę edytowania genów Crispr/Cas9, która umożliwia precyzyjne zastępowanie
wadliwych genów prawidłowym. Używa się w niej enzymu Cas9, który tnie wadliwy fragment DNA.
Dokładnie wie, gdzie to zrobić, ponieważ przyczepiony jest do krótkiej nici RNA, która przyłącza się
jedynie do określonej sekwencji genomu. W tym przypadku do tej, która ma być zmodyfikowana.

 

Jednocześnie do organizmu wprowadzany jest prawidłowy fragment DNA, z którego komórka
korzysta, gdy naprawia cięcie wykonane przez Cas9 w miejscu, gdzie była wada genetyczna.

 

Nelson twierdzi, że stosowane dopiero od trzech lat edytowanie genów może być przydatne
w leczeniu wielu schorzeń, takich jak mukowiscydoza czy choroba Huntingtona, jednak głównym
wyzwaniem jest wprowadzenie genu dokładnie w to miejsce, gdzie jest on potrzebny.

 

Edytowanie genów w leczeniu dystrofii mięśniowej Duchenne’a użyli także specjaliści Harvard
University. Ich eksperyment polegał jednak na wprowadzeniu prawidłowego genu kodującego
dystrofinę do komórek rozrodczych myszy. Dzięki temu 81 proc. potomstwa gryzoni chorych na to
schorzenie urodziło się zdrowe, bez postępującego zaniku mięśni.
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Olbrzymie ilości danych o Wszechświecie z
wód Morza Śródziemnego
KM3NeT to nie jeden detektor, lecz podmorskie miasto tysięcy czujników światła.
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Nowe organizmy są odkrywane szybciej niż
kiedykolwiek wcześniej
Biolodzy odkrywają rocznie średnio 16 tys. gatunków.
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Skutki ekspozycji na mikroplastik przechodzą
z ojca na syna
Informują naukowcy w piśmie „Journal of the Endocrine Society”.
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Statyny pomagają wszystkim cukrzykom
Informuje pismo „Annals of Internal Medicine”.
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Zanieczyszczenie powietrza może mieć
związek z wyższym ryzykiem...
Wykazano w badaniu, które ukazało się na łamach „JAMA Network Open”.
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O szpiczaku w badaniach obrazowanych
często świadczą „dziury w...
Twierdzi prof. Iwona Hus.

http://laboratoria.net/aktualnosci/32718.html
http://laboratoria.net/aktualnosci/32718.html
http://laboratoria.net/aktualnosci/32717.html
http://laboratoria.net/aktualnosci/32717.html
http://laboratoria.net/aktualnosci/32717.html
http://laboratoria.net/edukacja/32716.html
http://laboratoria.net/edukacja/32716.html
http://laboratoria.net/edukacja/32716.html


 
05-01-2026

Uszkodzenia dachów pod nadmiernym
śniegiem
Decydujące znaczenie mają tu nie same zmiany stanu skupienia śniegu.
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Minimalne wynagrodzenie profesora
Trwają prace nad nowelizacją rozporządzenia.
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