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Komórki macierzyste



Komórki macierzyste



Komórki macierzyste - pierwszy przeszczep









Reprogramowanie jądrowe



Reprogramowanie jądrowe





Indukowane komórki macierzyste



Indukowane komórki macierzyste
https://www.youtube.com/watch?v=YdjQz4urDjM



Strategie terapii chorób uw. genetycznie
Zmutowany gen

  Zmutowane mRNA

Zmutowane białko

Zmiany metaboliczne

Cechy kliniczne

Rodzina

Modyfikacje somatyczne genotypu:
i) transplantacja

(np. przeszczep szpikuje w B-thallasemia)
ii) terapia genowa

Farmakologiczna modulacja ekspresji

Interferencyjne RNA w celu degradacji mRNA

Podmiana białka
(np. factor VIII - hemofilia)

Zmiana aktywności

Suplementacja celowana:
i) dieta (np. redukcja fenoloalaniny w PKU)

ii) farmakologiczna

Interwencja medyczna (np. transfuzja)

Interwencja chirurgiczna

Konsultacja genetyczna

Badania  przesiewowe na nosicielstwo

Diagnostyka pre-symptomalna



Terapia genowa - podejścia



Terapia genowa - wybór wektorów



Wektory
● Retrowirusy:

○ Zawierają 3 geny, które mogą być zastąpione genem, który chcemy przetransferować
○ Nowe DNA do 8kb 
○ Ograniczone do komórek które ulegają podziałowi

● AAV (adeno-associated viruses):
○ Nowe DNA do 5kb
○ Niewielka reakcja immunologicznej
○ Komórki dzielące i niedzielące

● Adenowirusy
○ do 35kb nowego DNA
○ Komórki dzielące i niedzielące
○ Silna reakcja immunologiczna ( jedna śmierć  w badaniach klinicznych)







Zmiana ekspresji genów











DMD - exon skipping



Ryzyka terapii genowych
● Zła odpowiedź pacjenta na wektor
● Złe wbudowanie się transferowanego genu i potencjalna aktywacja 

proto-onkogenu - (współcześnie wykorzystywane wektory znacznie 
zmniejszają ryzyko)

● Inaktywacja istotnego genu
○ Zazwyczaj niegroźne bo raczej rzadkie i może uśmiercić pojedyncze komórki
○ Istnieje jednak ryzyko wbudowania się w złym miejscu transferowanego genu w komórce 

rozrodczej



Terapie genowe - perspektywy
● Aktualnie prowadzi się > 2000 badań klinicznych wykorzystujących terapie 

genowe
● ⅔ z nich dotyczą terapii nowotworowych
● 180 badań dotyczy chorób Mendlowskich



Szczepionki
● https://www.nytimes.com/interactive/2020/health/oxford-astrazeneca-covid-19-

vaccine.html
● https://www.irishtimes.com/life-and-style/health-family/explained-a-visual-guide

-to-how-the-pfizer-covid-19-vaccine-works-1.4436433
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