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Edytowanie genow pomaga leczy¢ zanik
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Dwa niezalezne zespoly badaczy amerykanskich
wykorzystaly z powodzeniem metode edytowania genow do leczenia dystrofii miesniowej

Duchenne’a - informuje , Science”.

Specjalisci Duke University zastosowali tzw. edytowanie genéw u dorostej myszy z zanikiem miesni
Duchenne’a, powodowanym brakiem dystrofiny w miesniach. Choroba ta najpierw atakuje miesnie
szkieletowe, a potem réwniez miesien sercowy, co doprowadza do zgonu. Wiekszos$¢ chorych umiera
przed 30. rokiem zycia.

Glowny autor tych eksperymentow, Chris Nelson twierdzi, ze wprowadzenie prawidlowego genu
przywracajacego wytwarzanie w organizmie dystrofiny poprawiato stan miesni gryzonia. Kiedy
wstrzyknieto go do ndg, poprawiata sie sita miesni, a podanie do krwioobiegu wptywato korzystnie na
prace miesnia sercowego oraz ptuc.

Badacze uzyli technike edytowania genow Crispr/Cas9, ktéra umozliwia precyzyjne zastepowanie
wadliwych genow prawidtowym. Uzywa sie w niej enzymu Cas9, ktdry tnie wadliwy fragment DNA.
Doktadnie wie, gdzie to zrobi¢, poniewaz przyczepiony jest do krotkiej nici RNA, ktdéra przylacza sie
jedynie do okreslonej sekwencji genomu. W tym przypadku do tej, ktéra ma by¢ zmodyfikowana.

Jednoczesnie do organizmu wprowadzany jest prawidlowy fragment DNA, z ktérego komédrka
korzysta, gdy naprawia ciecie wykonane przez Cas9 w miejscu, gdzie byta wada genetyczna.

Nelson twierdzi, ze stosowane dopiero od trzech lat edytowanie gendéw moze by¢ przydatne
w leczeniu wielu schorzen, takich jak mukowiscydoza czy choroba Huntingtona, jednak gtéwnym
wyzwaniem jest wprowadzenie genu doktadnie w to miejsce, gdzie jest on potrzebny.

Edytowanie gendéw w leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne’a uzyli takze specjaliSci Harvard
University. Ich eksperyment polegal jednak na wprowadzeniu prawidtowego genu kodujacego
dystrofine do komorek rozrodczych myszy. Dzieki temu 81 proc. potomstwa gryzoni chorych na to
schorzenie urodzito sie zdrowe, bez postepujacego zaniku mies$ni.
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Swiatlo uwiezione w ultracienkiej siatce

Ten wynik otwiera droge do nowych, ptaskich elementdw fotonicznych.
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Przelom w leczeniu schorzen ukladu ruchu

Bedzie mozna regenerowac kosci i stawy
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WAT z nowymi pracowniami dla Instytutu

Radioelektroniki

Otrzymatl nowy budynek z pracowniami i aula dla studentéw.
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Ponowna analiza danych naukowych moze
przyniesc zupelnie inne wyniki

Dwie trzecie z nich wycigga inne wnioski.
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Antybiotykoopornosc jednym z najwiekszych
zagrozen zdrowia publicznego

Bakterie rozprzestrzeniaja sie nie tylko w szpitalach.
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Naukowcy pracuja nad biosyntetycznym
supermikrobiomem p

Przydatnym w leczeniu wielu schorzen, jak choroby nowotworowe i autoimmunologiczne.
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Bez podstawowej wiedzy o roslinach

Wprowadzamy coraz wiecej gatunkéw obcych inwazyjnych.

30-03-2026

Stypendia ministra nauki za znaczace

osiagniecia

Przyznat je 402 osobom.
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