Terapia minigenami

Amerykanscy badacze przeprowadzili na myszach udane proby leczenia dystrofii
Duchenne'a nowego typu terapig genowg, ktdrg - by¢ moze - za kilka lat bedzie mozna
wykorzystac¢ u ludzi.

Specjalisci z Uniwersytetu Pittsburgh przemycili do miesni gryzoni zmodyfikowane
genetycznie wirusy zawierajgce dystrofine - biatko, ktdrego brak lub niedobér powoduje
dystrofie miesniowg. Postuzyli sie adenowirusem - niegroznym zarazkiem, coraz czesciej
wykorzystywanym przez genetykdéw w terapii genowej.

Udato sie uzyskac¢ ekspresje kodujacego biatko genu w 90% tkanek, w ktore zostat
wprowadzony - twierdzi kierujacy eksperymentem prof. Xiao na tamach "Procedings of
the National Academy of Sciences". Sukces ten moze mie¢ przetomowe znaczenie w
leczeniu réznych odmian chordb miesni, jak tez innych choréb wymagajacych uzycia
terapii genowej.

W prébach tych uczeni po raz pierwszy zastosowali skrocong wersje genu kodujacego
brakujace biatko, poniewaz w catosci byt on zbyt duzy, by mozna byto pomiesci¢ go w
wirusach wykorzystywanych jako tzw. "genetyczne taksowki". Jest to jeden z
najpowazniejszych problemdéw w rozwoju genoterapii. Niektérzy badacze wpadli nawet na
pomyst, zeby takie wieksze fragmenty DNA przenosi¢ w sztucznych chromosomach, co
wczesniej udato sie juz przeprowadzi¢ na myszach.

Alternatywnym rozwigzaniem jest skracanie genéw, by miescity sie w zarazku, a zarazem
zawieraly sekwencje niezbedng do wytworzenia w komorce prawidtowo funkcjonujacego
biatka. Takie "minigeny" byly wystarczajace do produkowania w mie$niach myszy
brakujgcego w nich biatka przez rok, tak ditugo, jak trwat eksperyment - twierdzi prof.
Xiao. Mozna mie¢ zatem nadzieje, ze metoda ta sprawdzi sie tez u ludzi, jednak przed
rozpoczeciem badan klinicznych muszg by¢ jeszcze wykonane podobne proby na
wiekszych zwierzetach.

Obiecujace sa tez badania, ktére na psach prowadzi Richard Barlett z Narodowego
Instytutu Zdrowia w USA: wykorzystat w nich oligonukleotydy zawierajgce zaréwno
odpowiedni fragment DNA, jak RNA. Zostaty one tak zaprojektowane, ze bez pomocy
wirusa potrafig wnikna¢ w to miejsce genomu, gdzie wystepowat wadliwy gen nie
wytwarzajacy dystrofiny. Potwierdzity to badania poddanych terapii pséw rasy golden
retriever, ktére przez 11 miesiecy wytwarzaty jg w prawidtowych ilosciach.
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