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Terapii celulare si genice

Reimagindm medicina pentru a crea un context favorabil inovatiei in domeniul terapiilor genice si celulare.
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Ce sunt celulele si genele ?

Celulele sunt elementele structurale de baza ale oricarei fiinte vii, iar genele pot fi gasite profund in interiorul
unei celule. Genele sunt scurte sectiuni de ADN care poarta informatie genetica si instructiuni pentru

producerea de proteine, ceea ce ajuta la dezvoltarea si stabilitatea organismului1.
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Fiecare persoana are in jur de 20,000 de gene si doua copii ale fiecarei gene — cate una de la fiecare parinte.
Usoarele variatiuni genetice se pot reflecta in diferente la nivel de infatisare, dar si, posibil, in ceea ce priveste

starea sanatatatii’.

Ce sunt bolile genetice?

Bolile genetice apar atunci cand o componenta esentiala sau intreaga secventa de ADN este inlocuita,
duplicata sau lipseste cu totul®. Aceste modificari poartd numele de mutatii geneticeS. Unele boli genetice

grave, cauzate de mutatii genetice, pot fi transmise urmatoarelor genera’;ii4.

Cum ajuta terapiile genice si celulare in tratarea bolilor genetice?

Terapiile genice si celulare sunt domenii cu multe aspecte comune, care tin de domeniul cercetarii Si
tratamentului biomedical®. Ambele terapii au ca scop tratarea, prevenirea si posibila vindecare a bolilor si

ambele abordari au potentialul de a inlatura cauza bolii genetice sau dobandite®. Totusi, terapiile celulare si
terapiile genice functioneaza diferit.

Diferenta dintre terapiile genice si terapiile celulare:

Terapia celulara are ca scop tratarea bolii prin regenerarea sau modificarea anumitor seturi de celule sau

folosirea celulelor in diseminarea tratamentului in corp5. In cadrul acestei terapii, celulele sunt cultivate sau

modificare in mediu de laborator, in afara corpului, inainte de a fi injectate pacientului. Celulele pot apartie

pacientului (autorecoltate) sau unui donator (celule alogene)e.

Terapia genica are ca scop tratarea bolilor prin inlocuirea, inactivarea sau introducerea de gene in cadrul

celulelor — fie direct in corpul pacientului (in vivo), fie in mediu de laborator (ex vivo)®.

Unele terapii sunt considerate a fi si celulare si genice. Acestea functioneaza prin modificarea genelor in
anumite tipuri de celule si introducerea acestora in corpul uman.

Citeste mai multe despre terapiile CAR-T, aici.
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