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Terapia genowa zespołu Wiskotta-Aldricha
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Zespół Wiskotta-Aldricha (WAS) jest dziedziczną
wadą układu odpornościowego, powodującą podatność na zakażenia i krwawienie.
W badaniu europejskim prowadzono terapię genową (GT) w celu korekty wad wywołanych
przez WAS.

WAS jest rzadką chorobą genetyczną sprzężoną z chromosomem X, powodowaną przez mutacje
w genie was. Jedynym obecnie dostępnym leczeniem jest allogeniczny przeszczep
hematopoetycznych komórek macierzystych (HSC), lecz zgodnych dawców trudno jest znaleźć.

Opracowywana GT jest niezwykle obiecująca z racji postępów w modyfikowaniu genetycznym HSC.
Przeprowadzono niedawno badanie kliniczne transferu genów w wektorze lentiwirusowym (LV) do
autologicznych HSC CD34+ pobranych od chorych na WAS. Głównym celem finansowanego przez
UE projektu WASHSCGENETHERAPY (Preclinical studies in mouse hematopoietic stem cells for
gene therapy of Wiskott-Aldrich syndrome) było przeprowadzenie przedklinicznych badań na
zwierzętach i udoskonalenie tej technologii GT, aby móc skutecznie stosować ją u pacjentów z WAS.
Uczestnicy zamierzali przeanalizować obecnie stosowane w badaniach klinicznych LV oraz
opracować metody dalszego udoskonalania LV.

Badacze opracowali LV trzeciej generacji i porównali ich działanie z LV stosowanymi w badaniach
klinicznych. Wyniki projektu dowiodły, że po przeszczepie skorygowanych poprzez GT ludzkich HSC
pozbawionym odporności myszom (nude) możliwe jest wykrycie ekspresji białka WAS u ich
potomstwa. Te dane wskazują na odzyskanie zdolności do proliferacji komórek i wydzielania przez
nie IL2 po stymulacji receptora CD3. Co istotne, badacze zaobserwowali tendencję do podwyższenia
poziomu ludzkiego białka WAS w granulocytach i komórkach szpiku uzyskanych in vitro poprzez
różnicowanie linii transdukowanych komórek ujemnych.

Te badania przedkliniczne prowadzone w ramach projektu umożliwiły wywnioskowanie, że
udoskonalone LV trzeciej generacji z alternatywnym promotorem umożliwia transdukcję HSC oraz
przybliżenie wielkości śledziony i liczby płytek krwi do normy. Na podstawie tych wyników możliwe
będzie uzyskanie stabilnych linii komórkowych do terapii genowej chorych na WAS.
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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”.

 
05-01-2026

O szpiczaku w badaniach obrazowanych
często świadczą „dziury w...
Twierdzi prof. Iwona Hus.
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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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