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Dzięki terapii genowej udało się ustabilizować,
a nawet poprawić stan pacjentów cierpiących na mukowiscydozę – informuje pismo Lancet
Respiratory Medicine.

Mukowiscydoza (CF) to rzadka, nieuleczalna choroba genetyczna, spowodowana mutacją w genie
CFTR, kodującym białko, które w błonie komórek tworzy kanał dla jonów chlorkowych. Objawia się
głównie zaburzeniami w pracy układu oddechowego i pokarmowego. W oskrzelach, płucach
i przewodach trzustkowych zalega gęsty, lepki śluz. Powoduje to duszność, przewlekły kaszel,
nawracające infekcje i stan zapalny w drogach oddechowych. Z powodu zaburzeń wydzielania
enzymów trzustkowych organizm nie przyswaja wielu niezbędnych do życia składników, pacjent jest
niedożywiony i ma niedowagę. Choroba może też powodować bezpłodność.

 

Jeszcze w latach 50. XX w. chorzy na mukowiscydozę nie dożywali wieku szkolnego. Jednak dzięki
postępowi medycyny rozpoznawana jest ona wcześniej, a chorzy żyją znacznie dłużej - prognozowana
długość życia osób rodzących się obecnie to ponad 40 lat, znani są także chorzy przeżywający
powyżej 60 lat.

 

Badania nad terapią genową mukowiscydozy przeprowadzili na 136 osobach naukowcy
z uniwersytetów w Edynburgu i Oksfordzie oraz Imperial College w Londynie. Pacjenci przez rok raz
w miesiącu wdychali odpowiedni przygotowany plazmid zawierający prawidłowy gen CFTR. U osób
poddanych terapii nie zaobserwowano pogorszenia się funkcjonowania płuc, a w przypadku tych,
których płuca były najbardziej dotknięte chorobą odnotowano poprawę parametrów oddechowych
o 3 proc.

 

Natomiast w grupie kontrolnej, która nie została poddana terapii genowej wydolność płuc pogorszyła
się w tym samym czasie o 3-4 proc.

 

Aby uniknąć powikłań, chorzy na mukowiscydozę muszą poddawać się różnorodnym zabiegom oraz
przyjmować liczne leki (nawet kilkadziesiąt pigułek dziennie). Terapia genowa mogłaby być
prostszym i bardziej efektywnym rozwiązaniem.
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Projekt dot. osób z niepełnosprawnościami na
studiach podyplomowych
Uczelnie zyskają większą elastyczność w wykorzystaniu środków.

 
25-02-2026

Mroźna zima nie sprawi, że komarów i
kleszczy będzie mniej
Mogą nieznacznie opóźnić pojawienie się ich wiosną.
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Udział w ultramaratonach może przyspieszać
uszkodzenie czerwonych...
Wynika z badania, które publikuje „Blood Red Cells & Iron".
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Starsi dorośli upijający się „na umór” mają
większe ryzyko zgonu
Informuje czasopismo „Alcohol”.
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Fale mózgowe matki i dziecka łatwo się
synchronizują
Nawet, gdy matka mówi w innym języku niż jej ojczysty.
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Zmiany w układzie nagrody w mózgu mają
związek z zespołem żałoby...
Informuje czasopismo „Trends in Neurosciences”.
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Testowanie dzieci online daje inne wyniki niż
badania twarzą w twarz
Wykazały analizy Zespołu Badań nad Językiem i Humorem.
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Przedstawiciele świata nauki
Unijne fundusze na naukę wciąż za mało wykorzystywane przez Polaków
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