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Tikslal:

e Suzinoti kokie yra svarbiausi geny terapijos
metodall.

e Kas tai yra geny terapija.
e Kokiy yra virusiniy vektoriu.
e Ir kokios ligos gydomos taikant geny terapija.



e Geny terapijoje yra trys svarbiausi geny
terapijos metodai:

e 1. Ex vivo metodas. Pazeistos Igstelés
pasalinamos iS organizmo. Genetiniais
veiksniais pagerinama jy funkcija. Lastelés
grazinamos | organizma. Metodas taikomas
gydyti sunkios formos misry imunodeficitg
(SMID). | sergancCiy SMID naujagimiy
kamienines lgsteles jterpiami ,sveiki® genai,
lgstelés grgzinamos | kauly Ciulpus. Lasteliy
funkcija iSlieka normali net ir pragjus 2
metams po gydymo.




e 2. In situ metodas. Jis talkkomas gydant
vietinius pazeidimus, bet netinkamas
sisteminéms ligoms gydyti. Naudojant geno
nesiklj, genas jterpiamas | audinj, kuriame jo
funkcija yra sutrikusi. Metodas gali bati
taikomas cistinei fibrozei ir raumeny distrofijai

gydwvti.
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e 3. In vivo metodas. Taikant S} metodg, gen
nesiklis turéty bati jSvirkstas j krauja, is Cia
jis nukeliauty | Igsteles, kuriy funkcijos yra
pakitusios. Sis idealus metodas dar néra
sukurtas.




e Geny terapija yra klonuoty geny jterpimas j gyvas Igsteles, eo0

bandant isgydyti liga.
e Geny terapijos tikslams reikiamas genas jterpiamas | daleles,
galinCias patekti j organizmo lgsteles. Sios geng pernesancios

dalelés vadinamos vektoriais. Vektoriai gali bGti virusiniali,
nevirusiniai ir fizinial. Nesvarbu, kokia vektoriaus prigimtis, visi

jie turi bati specifiski taikiniams (lgsteléms ar audiniams), geny
ekspresijos trukmée turi blti pakankama, o svarbiausia, geny
pernesimas ir ekspresija turi blti saugus. Kartu su reikiamais
terapiniais genais | vektorius gali bati jterpti ir indukuojami
promotoriai, leidziantys reguliuoti jterpty geny ekspresija.
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e Siuo metu pladiausiai naudojami virusiniai
vektorial. IS virusy pasalinami ligas
sukeliantys komponentai ir j juos jterpiami
rekombinantinial genai — taip gaunami
“genetiniai vaistai”, galintys | Seimininko
|lgsteles pernesti reikalingus genus.

Dazniausiai naudojami virusiniai vektoriai yra
Sie:




Retrovirusal

e Retrovirusy genoma sudaro RNR. Sie virusai
gali sukurti savo RNR genomo dvigrandes
DNR kopijas, kurios gali bati integruotos |
lasteliy Seimininkiy chromosomas {pvz., ZI\).
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Source: < http://www.ornl.gov/sciltechresources/
HumanGenome/medicine/genetherapy.shtml! >



Adenovirusal

e Adenovirusy genoma sudaro linijine
dvigrandé DNR. Sie virusai zmonéms sukelia
kvépavimo, zarnyno ir akiy infekcijas.
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Adeno-asocijuotl virusal

e Tal mazy, viengrandes DNR genomo
virusai, galintys jterpti savo genetine
medziagg 19-0s chromosomos specifinéje
vietoje, nesukeldamas jokiy pastebimy
salutiniy reiskiniy.
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Herpes simplex virusai

e Tai virusy klasé su dvigrandés DNR genomu,
infekuojanti tam tikro tipo Igsteles, neuronus.




yra tai, kad visi virusai gali sukelti uzdegima,
taigi ir imunine reakcijg, suardancia jterpta
geng. Netgi modifikuoti virusai gali sukelti
mirting pavojy pacientui. Imuniné organizmo
reakcija gali riboti pakartoting to pacio
vektoriaus naudojima. Tai gali bati viena is

problemy platesniam naudojimui, kadangi dalis

Zmoniy populiacijos gali bati jau ankscCiau
susiddrusi su tuo virustir. Lgdel turetl
neutralizuojancius antlkunlus /. TS

e Vienas IS pagrindiniy virusiniy vektoriy trukump;‘

Other vectors




Ligos, kurios galety buti secs
gydomos geny terapija: :

e Ligos tipas: gydoma liga:

Kraujo ligos Siklemija, hemolifija, sunkus kombinuoto

imunodeficito sindromas.

Plauciy ligos Cistiné fibrozé.

Vézys Smegeny navikai, kraties vézys, storosios
zarnos vézys, kiausidziy vézys ir kt.

Infekcinés ligos AIDS, latentinés virusinés infekcijos.

Neurologinés ligos Duchenne raumeny distrofija, miotoniné
raumeny distrofija.



ISvada:

e Geny terapija — Igstelés genetinés
iInformacijos pakeitimas gydymo tikslais.
Svarbus jos aspektas yra specifiskas saugus
ir efektyvus geny jterpimas | reikiamas
Zmogaus organizmo lgsteles. Tam sukuriami
vektoriai, dazniausiai virusinial, IS kuriy
pasalinus ligg sukeliant] komponentg
talpinamas rekombinantinis genas. Sukuriami
,2genetiniai vaistai®, kuriais modeliuojamas
norimas efektas.



Saltiniai: :

e hitp://www.vaistal.lt/Genu-terapija-beldziasi-i-
Europos-duris-1081.html

e http://www.ligos.lt/lt/terminal/genu-gydymas-
genu-terapija/909/

e http://www.asu.lt/nm/|-
projektas/mikroorganizmubio/43.htm
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