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Tanitim

Gen terapi ginimuzin poptler konularindan biridir. Gen terapi pek gok
sayida hastalik icin yeni ve gelismis bir potansiyel tedavi vadetmektedir.
Simdiye dedin, bazi alanlarda basari elde edilmis olsa da, diger bazi
alanlarda da hayal kirikligi yaratan sonugclarla karsilasiimistir. Bu
brosirin amaci gelismekte olan bu bilim alanindan XLP hastalarinin nasil
fayda saglayabilecedini ve bu alanin 6zel olarak XLP icin nasil
calisacagini aciklamaktir.
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XLP sadece erkekleri etkileyen ve bagisiklik sistemi Gzerinde kokll
zararlara sebep olabilen nadir gérilen ve genellikle 6limle sonuglanan
bir hastaliktir. Bagisiklik sisteminin Epstein-Barr virlistine karsi normalin
disinda tepki vermesiyle iliskilendirilir. Diger insanlarda EBV glandular
fever'a sebep olurken, XLPIli bireylerde asiri siddetli glandular fever,
lenfoma ve zayif bagisiklik fonksiyonu basta olmak lzere diger bazi
problemlere de yol acar. XLP'de hatali olan gen SAP adli bir proteinin
yapimindan sorumludur ve bu protein badisiklik sistemindeki hiicrelerin
dizgun fonksiyonunu korumasi ve dlizgin blyumesi icin gereklidir.
GUnUmizde XLP'nin tek caresi kemik iligi naklidir. Kemik iligi uyusan bir
badisci bulunmasi halinde operasyonun basarili olmasi ihtimali ylksektir.
Bununla birlikte hastalar yine de yogun bir kemoterapi goérirler ve naklin
yan etkilerinden dolayi sikinti gekerler. Iyi bir badisci bulamayan ya da
nakil islemine gelemeyecek
durumda olanlarda ise
basarili bir tedavi ihtimali
daha distktlir. Tim
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Gen Terapi

Gen terapi bir hastalia sebep olan hatali genin diizgiin kopyasini
hastanin hicrelerine transfer ederek, o hastaligi tedavi etmeyi amaglar.
XLP gibi, anormalliklerin badisiklik sistemi ile ilgili oldugu hastalklarda
transfer edilecek genin kemik iligi hicrelerini hedef almasi gerekir.
Cunkd, kemik iligindeki kok hicreler zamanla 6zelleserek badisiklik
sistemi hticrelerini olustururlar. Sayica az olsa da benzer durumlar bu
teknigi kullanarak basaril bir sekilde tedavi edilmistir. Oncelikle hastanin
kemik iligi cikartilir, ardindan kemik iligi kok hticreleri secilir ve aritilir.
Daha 6nceden bir virlsin veya vektorin igine konulmus olan normal,
dizglin calisan gen, XLP icin SAP geni, bu secilmis htlicrelere transfer
edilir ve hiicreler hicre kiltird besiyerine ekilir. Yasamsal faaliyetlerini
devam ettirmeleri icin uygun kosullara sahip bu besiyerdeki hlicreler bir
kac gin icerisinde vektorin icindeki saglikli geni kendi DNA'larina
katarlar. Bu degistirilmis hlicreler daha sonra hastaya transfer edilir ve
bir kac ay icerisinde saglikh bir bagisiklik sistemi olustururlar.

Gen Terapinin Faydalari

Bugiln XLP igin tek care hastanin hatali bagisiklik sisteminin
degistirilmesi olan kemik iligi naklidir. Asagidaki tabloda gen terapinin
kemik iligi nakline kiyasla avantajlarini gorebilirsiniz.

Gen Terapi

Kemik Iligi Nakli

Herkes tarafindan kullanilabilir

Sadece %70 tarafindan kullanilabilir

Var olan badisiklik sistemini tamir
eder

\VVar olan bagdisiklik sistemini tamir
eder

Doku uyusmazlidi icin dustk risk

Doku uyusmazhgi icin yliksek risk

Var olan badisikligi korur

2 yil boyunca dustik bagisiklik

1 ay hastanede kalmay! gerektirir

2-3 ay hastanede kalmayi gerektirir

Heniiz erken....

Gelisen bir bilim alani olan gen terapi XLP tedavisi dahil olmak lzere tibbi
alanda pek cok sektérde devrim niteligi yaratabilecek bir potansiyele
sahiptir. Ancak, her ne kadar bazi genetik bozukluklarda olaganustu
basarilara imza atmis olsa da, gen terapinin, basarili olamadigi gibi
hastanin 6liminde rol oynadigi durumlar da mevcuttur. Dolayisiyla gen
terapinin tam olarak basariya ulasmasi igin hala zamana ihtiyacimiz var.

Son S0z

Gen terapi, uygun kemik iligi bagdiscisi bulamayan ve XLP’den muzdarip
ailelere yakin bir gelecekte XLP'yi tedavi edebilecedine dair gergek bir
umut vadediyor. Ancak gen terapiyi tamamen givenli bir sekilde XLP
tedavisinde kullanmamiz igin biraz daha beklememiz gerekiyor. XLP
Arastirma Vakfi, gen terapinin gercek bir tedavi olasiligi sunmasi igin
maddi destegini arttirma konusunda kararlidir.




