Terapia genowa

W materiale przedstawiono historie¢ terapii genowej, opisano jej strategie, przydatnos¢
w leczeniu wybranych chorob oraz kontrowersje zwigzane z jej stosowaniem. Materiat
zawiera:

1. Starter, w ktorym znajduje si¢ rysunek przedstawiajacy DNA, odwotanie do wcze$niejszej
wiedzy ucznia zwigzanej z tematem zasobu oraz cele sformutowane w jezyku ucznia.

2. Rozdzial: Poczatki terapii genowej, ktory zawiera zdjecie prof. Szybalskiego oraz
ciekawostke.

3. Rozdzial: Wektory terapii genowej, ktory zawiera rysunek adenowiruséw oraz
¢wiczenie z rysunkiem przedstawiajgcym przebieg terapii genowe;j.

4. Rozdzial: Rodzaje i strategie terapii genowej, ktory zawiera przyktady chorob, ktore
mozna leczy¢ za pomocg terapii genowych oraz nad ktorymi trwaja proby
badawcze, rysunek przebiegu terapii genowejkomorek somatycznych, rysunek
zastosowania terapii genowejw leczeniu wrodzonej Slepoty oraz ciekawostke.

5. Rozdzial: Kontrowersje wokot terapii genowej, ktory zawiera polecenie oraz
ciekawostke.

6. Podsumowanie zawierajagce dwa ¢wiczenia.

7. Stownik zawierajgcy wyjasnienia terminoéw: adenowirusy, gen terapeutyczny, komorki
somatyczne, limfocyty, liposomy, retrowirusy, Wactaw Szybalski, terapia
eksperymentalna, terapia genowa, transformacja, wektory genetyczne.

8. Zestaw 5 ¢wiczen interaktywnych i notatnik.






Terapia genowa

Mlody czlowiek, ktory od urodzenia traci wzrok, poddaje si¢ terapii preparatem
zawierajacym wirusy z kopia genu niezbednego do prawidlowej pracy fotoreceptorow.
Gdy odwiedzamy go po 2 latach, rozpoznaje niektére ksztalty i Swiecace obiekty. Po
kolejnych kilku latach w znacznym stopniu odzyskuje zdolnos¢ widzenia. Czy to sceny
z filmu science fiction, czy realne osiagniecia biologii molekularne;j?

Terapia genowa ma na celu leczenie choroby genetycznej spowodowanej mutacja genu
Zrédto: Pixabay, domena publiczna.

Aby zrozumiec¢ poruszane w tym materiale zagadnienia, przypomnij sobie:

» rodzaje mutacji genowych i chromosomowych,;

o przyklady choréb wywotanych mutacjami, ich objawy i leczenie.
Twoje cele

» Wyjasnisz istote terapii genowe;j.

» Przedstawisz szanse i zagrozenia wynikajace z zastosowania terapii genowe;j.

» Przedyskutujesz problemy spoteczne i etyczne zwigzane z rozwojem inzynierii
genetycznej oraz sformutujesz wlasne opinie w tym zakresie.

1. Poczatki terapii genowej

Termin ,terapia genowa” zostal wprowadzony
w 1962 r. przez Wactawa Szybalskiego. Wraz
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z zony, Elizabeth Szybalski, przeprowadzit on
jedna z pierwszych modyfikacji genetycznych
komorek eukariotycznych. Udato mu si¢
wprowadzi¢ fragment prawidtowego
ludzkiego DNA w miejsce zmutowanych genow
w komorkach szpiku. W ten sposob po raz
pierwszy dokonano naprawy nieprawidiowe;j
nici DNA, co stanowilo podwaliny metodologii
terapii genowej.

Terapia genowa to metoda leczenia chorob

genetycznych polegajgca na wprowadzeniu do
komorek prawidtowej kopii genu, ktorego .
defekt jest przyczyng choroby. Celem terapii Profesor Wactaw Szybalski
moze byé rowniez wlqczenie lub Wy}qczenie Zrédto: Stako, Wikimedia Commons, licencja: CC BY-SA 4.0.
funkcji danego genu albo wprowadzenie
dodatkowego genu terapeutycznego.

Po raz pierwszy terapie genowa u cztowieka zastosowano we wczesnych latach 90. zesziego
stulecia w USA. Leczenie dotyczyto ciezkiego niedoboru odpornosci spowodowanego
mutacjg w genie deaminazy adenozynowej (ADA) i polegato na transferze prawidtowego
genu ADA do limfocytow czteroletniej pacjentki. Choroba objawiata si¢ matym przyrostem
masy ciala, niskim wzrostem, czestymi, nawracajacymi zakazeniami, m.in. zapaleniem ptuc

i sepsa. Dzieciom z nieleczonym ciezkim niedoborem odpornoSci grozi Smierc¢, zwykle
przed ukonczeniem 2. roku zycia. U dziewczynki poddanej terapii genowejpo 5 latach od
zabiegu zaobserwowano wzrost ilosci brakujgcego enzymu, co poprawito jej stan zdrowia.

Od tego wydarzenia do roku 2004 przeprowadzono ponad 900 prob klinicznych terapii
genowejna catym Swiecie (wiekszo$¢ z nich w USA, Wielkiej Brytanii, Niemczech

i Szwajcarii), do roku 2007 byto ich juz 1200, a w roku 2016 - 1714. W 2023 roku na Swiecie
toczy sie ponad 405 tys. badan klinicznych w 220 krajach. Nalezy pami¢tac, ze terapia
genowa mimo tak wielkiejliczby prob i doswiadczen nadal pozostaje eksperymentalng
dziedzing medycyny. WigkszoS¢ strategii i metod transformacji komoérek pozostaje na etapie
doswiadczen laboratoryjnych.

Ciekawostka

Profesor Szybalski, studiujgc ponad 50 lat temu zagadnienia terapii genowe;j,
przyrownywat uszkodzenia DNA i wynikajgce z nich problemy zdrowotne do psujacego
sie auta. Twierdzil, ze jesli przyczyng nieprawidlowego funkcjonowania organizmu jest
wadliwy gen, to - tak jak w przypadku zepsutego mechanizmu samochodu - trzeba go
wymieni¢ na inny. Poréwnanie to zainspirowato naukowca do poszukiwan sposobow

wymiany genow najpierw w wyizolowanych komorkach, a nastepnie u chorych ludzi.
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2. Wektory terapii genowej

Wektory genetyczne sg uzywane w celu wprowadzenia materiatu genetycznego do
komorek organizmu poddawanego terapii. Do najbardziej popularnych naleza wektory
wirusowe. W celach terapeutycznych stosuje sie¢ zmodyfikowane czasteczki wirusow, ktore
moga wprowadza¢ DNA kodujace np. lecznicze biatka.

Przyktady wektoroéw wirusowych:

» Wektory retrowirusowe s3 jednym z najczesciej uzywanych narzedzi w transformacii
komorek. Material genetyczny retrowiruséw stanowi RNA, ktore po przedostaniu si¢ do
komorki gospodarza zostaje ,przepisane” na DNA, dzieki czemu ulega integracii
z genomem. W konsekwencji wektory wyprodukowane na bazie retrowirusow
warunkujg stabilng ekspresj¢ genu terapeutycznego. Ponadto wektory te tatwo sie
otrzymuje i modyfikuje.

» Wektory adenowirusowe majg material genetyczny w postaci liniowego,
dwuniciowego DNA. Nalezg do najczesciej stosowanych i zarazem najbardzie;
uniwersalnych nosnikow wirusowych. Ich zaleta jest tatwos¢ wnikania do wigkszosci
tkanek. Dotyczy to wszystkich typow komorek, zarowno dzielgcych sie, jak
i niedzielgcych, a ich skuteczno$¢ in vitro czg¢sto osigga 100%.

Wirusy te nie moga zakazi¢ organizmu, poniewaz w wyniku przeksztalcen genetycznych
zostaly pozbawione genow niebezpiecznych dla cztowieka. Duzg zaletg stosowania w terapii
wektorow wirusowych jest fakt, ze przenoszony przez nie kwas nukleinowy z prawidtowym
genem moze zostac¢ trwale wbudowany do genomu komorek organizmu. Pozwala to na
wytwarzanie substancji, kodowanych przez gen terapeutyczny, ktorych do tej pory
brakowato komoérkom.
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Adenowirusy to wektory czesto stosowane w terapii genowej
Zrédto: Marcin Sadomski, licencja: CC BY 3.0.

W terapii genowej mozna rowniez stosowac¢ wektory niewirusowe. Sa nimi np. liposomy
tworzace kompleksy z odcinkami kwasow nukleinowych. Czesto dodaje si¢ do nich biatka
pochodzace z wirusow albo inne substancje umozliwiajagce wnikniecie do komorki. Gdy taki
kompleks dostaje si¢ do cytoplazmy, nastepuje oddzielenie si¢ DNA od liposomu.
Wprowadzony w ten sposob kwas nukleinowy umozliwia podjecie produkcji pozadanych
substancji. Takim sposobem probuje si¢ leczy¢ np. mukowiscydoze. Liposomy rozpyla sie

w postaci sprayu i wprowadza do oskrzeli chorych, aby brakujacy gen zostat wprowadzony
do komorek nabtonka oskrzeli. Metoda ta musi zosta¢ udoskonalona, ale wyniki pierwszych
prob klinicznych sa obiecujace.
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Zrédto: Andrzej Bogusz, licencja: CC BY 3.0.

Okresl rodzaj wektora, jaki wykorzystano w przedstawionej na ilustracji terapii genowe;.

Zrédto: GroMar Sp. z 0.0., licencja: CC BY-SA 3.0.

3. Rodzaje i strategie terapii genowej

Terapia genowa sktada si¢ z szeregu ztozonych metod biotechnologicznych
umozliwiajacych leczenie poprzez naprawe, zamian¢ lub zablokowanie funkciji
pojedynczego genu, odpowiedzialnego za wystgpienie danejjednostki chorobowej. Ze
wzgledu na rodzaj komorek wykorzystywanych w terapii genowej wyrdzniamy:

» Terapie genowg dotyczacq komorek rozrodczych (piciowych), z ktorych ma powstac
nowy organizm lub komorek tworzacych zarodek. Terapia zastosowana wobec zarodka
umozliwia dziedziczenie wprowadzonejzmiany - zmiany zostang przekazane
potomstwu, stad takie zabiegi wykonywane s tylko na zwierzetach. Zabiegi na
komorkach rozrodczych czltowieka, zarowno ze wzgledu na ich zlozonos¢,
nieprzewidywalnos¢ skutkow w odniesieniu do potomstwa (ryzyko wystapienia
nieprawidtowosci w funkcjonowaniu zmienionego genomu lub na skutek
nieprawidlowego zintegrowania si¢ z obcym genem), jak i ze wzgledoéw etycznych, nie
powinny by¢ wykonywane. Dlatego terapia komorek rozrodczych jest zabroniona.



o Terapie genowgq komorek somatycznych, czyli budujgcych organizm, w ktérej zmiany
nie s3 dziedziczone. Taka kuracja ma charakter zachowawczy - leczone sg tylko objawy,
a nie przyczyna choroby. Zmutowane geny pozostaja nadal we wszystkich komorkach
organizmu, a wiec takze w komorkach uczestniczacych w wytwarzaniu gamet. Dlatego
wadliwy gen jest przekazywany potomstwu, a wprowadzony do organizmu gen
terapeutyczny - nie. Zabiegi przeprowadzane na komoérkach somatycznych moga
dotyczy¢ korygowania zarowno defektow genetycznych, jak i niegenetycznych.
Postepowanie moze dotyczy¢ komorek, tkanek lub narzagdow nieprawidtowo
funkcjonujacych jedynie u danego osobnika poddanego terapii. Obecnie u pacjentow
stosuje si¢ wylgcznie terapie somatyczna.

lecznicze wirusy
gen wirusowe docierajg do
leczniczy DNA Zle funkcjonujacych komaorek

,_

wirus geny wirusa komorki odczytujg DNA wirusa
wywotujgce chorobe i zaczynajg produkowac biatko,
w ludzkim organizmie ktérego brakuje pacjentowi.
zostajg zastgpione Komérki podejmuijg
genem leczniczym normalne funkcjonowanie

Terapia genowa z wykorzystaniem komoérek somatycznych
Zrédto: Dariusz Adryan, licencja: CC BY 3.0.

W 2023 r. na terenie Europy terapia genowa jest wykorzystywana w leczeniu chorob
takich jak:

» wrodzona Slepota Lebera - choroba autosomalna recesywna wywotana przez mutacje
jednego z genow kodujacych biatko niezbedne w procesie widzenia; objawy wystepujg
wkrotce po urodzeniu i polegaja na stopniowym zaniku nabtonka i naczyn
krwiono$nych w siatkowce; w ciggu pierwszych 20 lat zycia prowadza do catkowite;j
Slepoty; na schorzenie to cierpi 1 na 50 tys. 0sob; od 2017 r. istnieje mozliwos¢ leczenia
wrodzonej Slepoty Lebera lekiem Luxturna;

« ciezki zlozony niedobo6r odpornosci (zesp6l SCID) i inne wrodzone lub nabyte
niedobory odpornosci;

» niedokrwistoSci (anemie) spowodowane mutacjami genetycznymi i inne genetyczne
choroby krwi - u 0s6b bedgcych homozygotami recesywnymi, niemajgcych
prawidlowych wersji danego genu, wprowadza si¢ ich kopie; jezeli dany gen nie
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funkcjonuje wystarczajagco wydajnie, wprowadza si¢ takze kopie dodatkowe, by
wzmocnic jego dziatanie;

» czerniak (nowotwor skory) - moze by¢ leczony za pomocg terapii genowej, atakujgce;
komorki nowotworowe, przy jednoczesnym stymulowaniu uktadu immunologicznego
tak, aby samodzielnie rozpoznawat i niszczyt te komorki;

» stwardnienie rozsiane - moze byc¢ leczone za pomoca terapii CAR-T;

» SMA (rdzeniowy zanik mie$ni) - w jego przypadku terapia genowa jest juz dostepna
w Polsce;

» nowotwory krwi (biataczki, chtoniaki i szpiczak mnogi) — do komoérek przeznaczonych
do eliminacji wprowadza si¢ geny kodujgce biatka, ktore powodujg samozniszczenie
komorek nowotworowych i nie sg toksyczne dla innych sktadnikow organizmu; podczas
terapii pobiera si¢ biate krwinki pacjentai ,przeprogramowuje” je genetycznie, aby
nastepnie ponownie wprowadzi¢ je do organizmu.

o skopiowanie prawidtowego

-/ genu RPE65

ludzki 9 o '
chromosom *

6

B=___ uszkodzony |
gen RPE6S
wprowadzenie ;
genu RPE65 wszczepienie pokonanie przez wirus zastgpienie
do DNA wirusa zmodyfikowanych bariery ochronnej komaorki uszkodzonego genu
wiruséw do komarek i umieszczenie w niej przez prawidtowy gen
siatkéwki zmodyfikowanego DNA

adenowirus
zawiera DNA

Etapy leczenia wrodzonej $lepoty Lebera (LCA).
Zrédto: Andrzej Bogusz, licencja: CC BY 3.0.

Do tej pory podjeto rowniez proby zastosowania terapii genowejdo leczenia m.in.:

» plasawicy Huntingtona — w przypadku tej choroby ekspresja wadliwego genu prowadzi
do powstawania biatka zawierajgcego niepotrzebnie powielony ciag glutamin; takie
biatko gromadzi si¢ w komoérkach nerwowych i je uszkadza, co skutkuje narastajagcymi
niekontrolowanymi ruchami ciata i otgpieniem; leczenie polega na zablokowaniu genu
kodujacego wadliwe biatko np. za pomoca niekodujgcych fragmentow DNA;

» niektérych choréb nowotworowych (np. glejaka wielopostaciowegoy;

e chorob wywotanych przez mutacje jednogenowe, jak mukowiscydoza czy hemofilia;

e chorob neurodegeneracyjnych.



Prowadzone s3 takze badania nad leczeniem cukrzycy typu 1. Obecnie wykorzystuje sie do
nich myszy laboratoryjne z celowo wywotang chorobg. Terapia polega na wprowadzeniu do
trzustki chorych zwierzat genu odpowiadajgcego za produkcije insuliny. Doswiadczenia
przyniosty obiecujace rezultaty. Catkowita poprawa stanu zdrowia nastgpita u potowy myszy
biorgcych udziat w eksperymencie. Ich trzustka zaczeta produkowa¢ hormon, dzigki czemu
mozna byto odstawic¢ insuling podawang myszom jako lek.

Niestety, droga do leczenia cukrzycy ta metodg u ludzi jest jeszcze daleka. Gtowny problem
stanowi konieczno$c¢ identyfikacji osob zagrozonych zachorowaniem na cukrzyce przed
wystgpieniem jej pierwszych objawow. Obecnie jest to bardzo trudne, poniewaz nie sg
jeszcze znane wszystkie czynniki aktywujgce chorobe ani odpowiadajace za jej postep.
Ciekawostka

Chorym na rzadki wrodzony niedobor lipazy lipoproteinowej (choroba LPLD), majagcym
podwyzszone stezenie cholesterolu i nawracajace zapalenie trzustki, podawano w terapii
genowejlek Glybera. Lek ten aplikowano w serii wstrzyknie¢ domie$niowych, a jedna
dawka leku zawierata 1 x 10' kopii genu. Koszt leczenia jednego pacjenta wynosit 1,2 min
euro. Ze wzgledu na cene i rzadkos¢ choroby (okoto 1 osoba na milion) lek zostat wycofany
w 2017 r. (po podaniu go 31 pacjentom).

4. Kontrowersje wokot terapii genowej

Wprowadzanie obcych czgsteczek DNA do ludzkiego organizmu rodzi liczne obawy.
Pomimo wielu prob leczenia (m.in. anemii, czerniaka, wrodzonej Slepoty Lebera)

i obiecujacych rezultatow stosowanie terapii genowejjest w niektorych przypadkach
ryzykowne, a nawet niebezpieczne ze wzgledu na skutki uboczne. Terapia genowa to
obecnie terapia eksperymentalna, przez co nie moze by¢ powszechnie wykorzystywana.

Stosowanie wirusow w terapii genowejludzi niesie ze sobg pewne ryzyko, chociaz geny
niebezpieczne dla cztowieka s3 z nich usuwane. Ryzyko to wigze si¢ z tym, ze:

» material genetyczny wirusow tatwo ulega mutacjom, dlatego zmodyfikowany wirus
znOw moze si¢ sta¢ niebezpieczny;

» nie mozna kontrolowa¢ miejsca, w ktorym wbuduja si¢ geny terapeutyczne, co
w efekcie zmniejsza wydajno$¢ terapii; zle wbudowany gen moze tez tworzy¢
nieprawidlowg sekwencje - nowa wade genetyczng.

Trudnosci terapii genowe;j:

o Nawet jesli uda si¢ wprowadzi¢ gen terapeutyczny do chromosomu komorkowego, nie
jest tatwo wywotac jego ekspresje. Dzieje sie tak, poniewaz genom ludzki jest bardziej
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skomplikowany niz bakteryjny, a metody regulacji ekspresji genoéw nie s3 jeszcze dobrze
poznane.

» Stezenie niektorych bialek w organizmie musi by¢ precyzyjnie okreslone. Zaréwno
niedobor, jak i nadmiar s3 niekorzystne dla organizmu.

e Obce dla organizmu biatko zazwyczaj zostaje zniszczone przez uktad odpornosciowy,
dlatego terapia genowa jest skuteczna wtedy, gdy organizm produkuje nawet minimalne
ilosci biatka kodowanego przez wszczepiony gen.

o Choroby genetyczne powodowane przez zaburzenia wigkszej iloSci genow wywierajg
duzy wptyw na procesy zyciowe organizmu i uposledzaja tyle reakcji biochemicznych,
ze wszczepienie komorek z naprawionym genem moze nie spowodowac wyleczenia.

Rozwoj inzynierii genetycznej, badania nad nowymi wektorami kwasow nukleinowych i nad
poprawa ich efektywnosci oraz bezpieczenstwa pozwalajg sadzi¢, ze by¢ moze

w nadchodzgcych latach terapia genowa stanie sie szeroko dostepng, bezpieczng

i skuteczng formg leczenia przynajmniej czesci chorob, stanowiac uzupeinienie dla metod
konwencjonalnych.

Polecenie 1

Przedstaw swoja opinie na temat terapii genowej. Poprzyj ja co najmniej dwoma naukowymi

argumentami.

Zrédto: GroMar Sp. z 0.0., licencja: CC BY-SA 3.0.
Ciekawostka

Jedna z chordb genetycznych jest mukowiscydoza. Objawia si¢ ona wydzielaniem bardzo
lepkiego Sluzu, ktory zaburza prace narzadoéw wyposazonych w gruczoty Sluzowe - np.
jelit, tchawicy i oskrzeli. Naukowcy z Uniwersytetu w Karolinie Polnocnej wykorzystali

w swoich badaniach zmodyfikowanego wirusa paragrypy, ktory przenosi poprawng kopie
genu do komorek osoby chorejna mukowiscydoze. W wyniku tego ok. 70% komorek
otrzymato poprawny gen i zacze¢to prawidtowo funkcjonowac, co ograniczyto nadmierna
produkcje $luzu. Na razie zastosowany wirus wywotuje paragrype, cho¢ pozbawienie go
mozliwosci wywolywania infekgciji to tylko kwestia czasu.

Podsumowanie

» Terapia genowa jest eksperymentalng dziedzing nauki.

» Terapia genowa polega na wprowadzeniu obcego kwasu nukleinowego do komorek
chorego pacjenta w celach terapeutycznych.

o W terapii genowejnosnikiem kwasow nukleinowych sa wektory, np. wirusy.



» Obecnie terapii genowej mogg by¢ poddawane komorki somatyczne.

o Terapia komorek rozrodczych jest zabroniona m.in. ze wzgledow etycznych.

» Terapia genowa moze by¢ stosowana w leczeniu chorob genetycznych oraz
nowotworowych.

» Potencjalnym ryzykiem zwigzanym z terapig genowag jest: niepozadana reakcja uktadu
odpornosciowego (wywotlanie stanu zapalnego, niewydolno$¢ narzagdow), wywotanie
infekcji wirusowej, ryzyko uszkodzenia nowych komorek i wywotanie objawo6w innej
choroby.

Praca domowa
Cwiczenie 1

Zespot Pradera-Willego spowodowany jest delecjg dtugiego ramienia chromosomu 15. Osoby
dotkniete tg chorobg sg m.in. niskie, otyte i odczuwajg niepohamowany gtéd. Chorobe leczy sie,
podajac chorym hormon wzrostu. Wyobraz sobie, ze jestes lekarzem, ktéry moze
zaproponowac osobie z zespotem Pradera-Willego eksperymentalng terapie genowga zwigzang
z podaniem nowego, niesprawdzonego leku. Twoim obowiazkiem jako lekarza jest zapoznanie
pacjenta zaréwno z potencjalnymi korzysciami, jak i mozliwymi zagrozeniami, ktére niesie ze
sobg zastosowanie tego leku. Wymien dwa pozytywne i dwa negatywne potencjalne skutki
takiej terapii.

Cwiczenie 2

Przedstaw cechy wiruséw, ktére stanowig o ich wykorzystaniu jako wektoréw w terapii

genowej.

Zrédto: GroMar Sp. z 0.0., licencja: CC BY-SA 3.0.

Stownik

adenowirusy

rodzina kulistych wielosciennych wiruséw o genomie zbudowanym z dwuniciowego
DNA; wystepuja w drogach oddechowych i uktadzie pokarmowym wigkszosci ludzi;



adenowirusy sg chorobotworcze dla cztowieka, niektorych ssakow oraz ptakow
gen terapeutyczny

gen wprowadzany do organizmu w celu leczenia lub tagodzenia objawow chorob
genetycznych
komorki somatyczne

wszystkie komorki organizmu z wyjgtkiem komorek piciowych
limfocyty

komorki uktadu odporno$ciowego
liposomy

pecherzyki wypetnione wodg lub roztworem wodnym, otoczone warstwa lipidowg;
liposomy sztuczne stuza do transportu zamknietych w nich substancii, jak np. leki czy
dermokosmetyki

Profesor Wactaw Szybalski
Zrédto: Stako, Wikimedia Commons, licencja: CC BY-SA 4.0.

Wactaw Szybalski

1921.09.9 Lwow - 2020.12.16 Madison

Polski uczony, ktory wraz z zong, Elizabeth Szybalski, prowadzit badania gtownie w USA.
Obszarem jego zainteresowan byly genetyka, biotechnologia i onkologia. Wactaw Szybalski
byl wspotautorem wielu innowacyjnych technik laboratoryjnych z zakresu biotechnologii.

retrowirusy

rodzina wirusoOw wykorzystujgcych w procesie replikacji DNA enzym RNA-zalezng
polimeraze DNA (odwrotng transkryptaze); swg nazwe zawdzieczaja specyficznemu
sposobowi syntezy kwasu nukleinowego, rozpoczynajacej si¢ od przepisania informacii

z RNA na DNA; retrowirusy sg szeroko rozpowszechnionymi czynnikami zakaznymi
kregowcow, wywotujacymi choroby nowotworowe tkanek pochodzenia mezodermalnego




(biataczki, chtoniaki, migsaki) i nablonkowego (np. rak sutka, nerek, watroby), niedobory
immunologiczne, choroby autoagresywne
terapia eksperymentalna

leczenie z wykorzystaniem niezbadanych lub czeSciowo zbadanych produktow
leczniczych i technik stosowane, gdy zadne sprawdzone metody nie przynoszg rezultatu
u chorego z powazng lub zagrazajaca zyciu chorobg oraz wtedy, gdy istnieje nawet
niewielka szansa, ze nowa terapia moze przynies¢ pacjentowi korzysci

terapia genowa

terapia polegajgca na wprowadzeniu obcego kwasu nukleinowego do komorek chorego
pacjenta w celach terapeutycznych; celem terapii genowejjest naprawienie
bezposredniej przyczyny choroby genetycznej

transformacja

wprowadzenie obcego fragmentu DNA do komorki prokariotycznej
wektory genetyczne

czgsteczki lub organizmy zdolne do przeniesienia informacji genetycznejdo organizmu

biorcy

Zadania
Pokaz ¢wiczenia: & ) @

Cwiczenie 1 ®

Wskaz btedne dokonczenie zdania dotyczacego zatwierdzonych terapii genowych.

Terapia genowa moze by¢ stosowana w przypadku...

() choréb spowodowanych przez mutacje dominujace.

() choréb wywotanych przez mutacje jednogenowe recesywne.

() niektérych choréb nowotworowych.

() wirusowych choréb zakaznych.

Zrédto: Zuzanna Kazmierczak, licencja: CC BY 3.0.




Cwiczenie 2 3
Dokoncz zdanie. Poprawnych jest kilka odpowiedzi.

Komérki somatyczne...

(] zawieraja pojedynczy zestaw chromosoméw.

po wprowadzeniu leczniczych genéw pozwalajg przekazaé¢ nowo nabyta ceche
potomstwu.

O

to komorki, ktore budujg organizm, z wyjatkiem komérek rozrodczych.

to na przyktad komérki watroby i szpiku kostnego.

O o O

moga by¢ poddawane terapii genowej.

(] towszystkie komérki wystepujace w ciele kazdego organizmu.

Zrédto: Zuzanna Kazmierczak, licencja: CC BY 3.0.

Cwiczenie 3 O

Uzupetnij luki w tekscie wtasciwymi wyrazeniami.

______________

______________

btony komorkowe;j.

‘ biatka ’ ‘ wektoréw ’ ‘ przyczyne ’ ‘ genow ’ ‘ kwasow nukleinowych ’ ‘ liposomy ’

‘ genomu ’ ‘ skutki ’




Cwiczenie 4 »

Przyporzadkuj podane choroby do odpowiedniej grupy.

Choroby, ktére mozna leczyé¢ za pomoca terapii

genowych

mukowiscydoza ’

choroby neurodegeneracyjne ’

plasawica Huntingtona ’

Choroby, nad ktérymi trwaja préby w zastosowaniu hemofilia
terapii genowej

wrodzony ztozony niedobor
odpornosci

stwardnienie rozsiane ’

rdzeniowy zanik miesni ’

czerniak

Cwiczenie 5 @

Okresl poprawnos$¢ ponizszych stwierdzen.

Stwierdzenie Prawda Fatsz

Materiat genetyczny retrowiruséw stanowi RNA, O O
a adenowirusow - DNA.

Istnieje skuteczna terapia genowa, ktéra mozna leczy¢ O O
cukrzyce typu 1.

Celem terapii genowej jest wytgcznie wprowadzenie

dodatkowego genu do nieprawidtowo funkcjonujacych O O
komorek.
Terapia genowa z zastosowaniem adenowiruséw jest
O O

bardzo efektywna.

Notatnik




Zrédto: GroMar Sp. z 0.0., licencja: CC BY-SA 3.0.



