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Nowa terapia genowa oslepiajacej choroby
mitochondriow

Terapia genowa opracowana przez naukowcow z Trinity College w Dublinie daje nadzieje na
skuteczne leczenie dominujacego zaniku nerwu wzrokowego (DOA), choroby prowadzacej
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do postepujacej utraty wzroku, ktora dotyka tysiace ludzi na calym swiecie - informuje
pismo “Frontiers in Neuroscience”.

Dominujacy zanik nerwu wzrokowego zwykle daje pierwsze objawy u pacjentéw we wczesnych
latach dorostosci. Dochodzi do umiarkowanej utraty wzroku i pojawiaja sie zaburzenia widzenia
koloréw, jednak objawy te maja rézne nasilenie. Z czasem zaburzenia moga sie pogtebia¢ i u
niektorych oséb dochodzi do utraty wzroku.

Choroba wystepuje raz na okoto 35 000 urodzen. Za 60 proc. przypadkéw odpowiadaja mutacje
w genie OPA1. Obecnie nie ma terapii, ktéra zapobiegalaby lub leczyta DOA.

Gen OPA1 zawiera instrukcje dotyczace wytwarzania biatka znajdujacego sie w komdrkach
i tkankach w catym ciele. Biatko to ma kluczowe znaczenie dla utrzymania prawidtowego
funkcjonowania mitochondriéw, ktore wytwarzaja potrzebna komoérkom energie. Bez biatka
wytwarzanego przez OPA1 mitochondria gorzej dziataja, co objawia sie w szczegdlnosci
zaburzeniami widzenia.

Zespot pod kierunkiem dr Daniela Maloneya i profesor Jane Farrar z Trinity's School of Genetics and
Microbiology przy wspotpracy ekspertéw z Royal Victoria Eye and Ear Hospital oraz Mater Hospital.

opracowat nowa terapie genowa, ktéra z powodzeniem chronita wzrok myszy, ktérym podawano
substancja chemiczna uszkadzajaca mitochondria.

Poprawila takze wydajnos¢ mitochondrialng w ludzkich komérkach, majacych mutacje w genie OPA1,
co daje nadzieje, ze moga by¢ skuteczna u ludzi.

Zdaniem autoréw badan ich metoda mogtaby pomédc takze w przypadku zaburzen neurologicznych
zwiazanych ze starzeniem sie, na przyktad w chorobie Alzheimera i Parkinsona.

»ZastosowaliSmy sprytna technike laboratoryjna, ktéra umozliwia dostarczenie specyficznego genu
komdrkom, ktére go potrzebuja, przy uzyciu specjalnie zaprojektowanych, nieszkodliwych wiruséw" -
wyjasnit dr. Maloney. - "To pozwolilo nam bezposrednio zmieni¢ funkcjonowanie mitochondriéw
w traktowanych komérkach, zwiekszajac ich zdolnos¢ do wytwarzania energii, ktéra z kolei pomaga
chroni¢ je przed uszkodzeniem".

LJestesmy bardzo podekscytowani perspektywa tej nowej strategii terapii genowej, chociaz wazne
jest, aby podkresli¢, ze z perspektywy badan i rozwoju wciaz czeka nas dtuga podroéz, zanim to
podejscie terapeutyczne moze pewnego dnia stac sie dostepne jako terapia - zaznaczyta prof. Farrar.

Zrédto: pap.pl
https://laboratoria.net/aktualnosci/30160.html

01-06-2026


http://laboratoria.net/aktualnosci/32895.html

Gwaltowne przerwanie gry komputerowej w
zlosci to wazny sygnatl

Sam czas spedzony przed ekranem nie jest najlepsza miara ryzyka.

01-06-2026

Uniwersytet Wroctawski, PAP i Fundacja PAP
podpisaly umowe

Dotyczy dziatan komunikacyjnych, edukacyjnych oraz popularyzatorskich.

10 polskich zespolow w zawodach Shell
Eco-marathon Poland 2026

Miedzy 24 a 28 czerwca zmierza sie z ponad 150 ekipami z 28 krajéw.
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Prawie 1,2 mld ludzi na Swiecie cierpi na
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zaburzenia psychiczne

W 2023 r. z tego powodu cierpiato prawie 1,2 mld ludzi na swiecie.

01-06-2026

AGH uruchomila laboratorium

Ze zrodlem promieniowania RTG doréwnujgcym synchrotrono.

UE Katowice i S'lgski Uniwersytet Medyczny
uruchamiaja nowe Kierunki

Uczelnie zapowiedziaty rozwoj ksztalcenia praktycznego i cyfrowego.

01-06-2026

W poniedzialek rozpocznie sie rekrutacja na
Uniwersytet Jagiellonski

Najstarsza uczelnia w kraju ma w ofercie 13 nowych kierunkéw studiow.
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3 proc. PKB na nauke to nie jest radvkaln
postulat

To nie jest radykalny cel, ale uniwersalny postulat, ktéry bardzo by Polsce pomdgt.
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