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TERAPIA GENICA (TG):

e OQUE E - Aplicacao dos principios genéticos no tratamento das

doencas humanas
e COMO - Pela introducao de material genético em células-alvo.
e PARA QUE
— Reduzir ou remover o efeito do gene doente

— Introduzir uma nova funcao

e ONDE é possivel aplicar -

— Em células somaticas e em germinativas
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Abordagem somatica:

- considerado um tipo de tratamento meédico para o paciente

Abordagem germinativa:

- considerado um risco em potencial para as futuras geracoes

Atualmente, é ilegal!
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Aplicacoes da terapia génica:

e Cancer

e Doencas hereditarias

e Doencas infecciosas (por virus ou bactéria)
e Doencas do sistema imune

e Doencas agudas

e \acinacao
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Historia da terapia génica

e Anos 30 - engenharia genética/controle de reproducao
de plantas e animais

e Anos 60 - primeiras idéias utilizando genes para fins
terapéuticos

e Anos 50-70 - desenvolvimento da transferéncia génica
e Anos 70-80 - tecnologia do DNA recombinante

e 1990 - primeira TG em humanos (Imunodeficiénicia
severa combinada - ISC)

e 2000 - primeira cura de doenca humana (ISC)
e 2003 - 636 estudos clinicos com TG (3496 pacientes)
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Protocolos em andamento por pais:

@ USA (79.4%)

W Inglaterra (6.8%)
O Franca (2.4%)

O Canada (1.7%)
B Alemanha (1.6%)
@ Suica (1.3%)

| Italia (1.1%)

O Holanda (0.9%)

W Outros paises
(4.1%)
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Doencas que envolvem protocolo com TG:

@ Cancer (63.4%)

B Doengas monogenéticas (12.3%)
O Doengas infecciosas (6.4%)

O Doengas vasculares (8%)

B Outras doengas (1.9%)

@ Voluntarios sadios (0.3%)
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O que € necessario para a realizacao da TG:

e compreensao do processo da doenca

e entender a estrutura e a funcao do gene a ser introduzido
e experimento em modelos animais e analise da funcao

e transporte eficiente do gene de interesse

e controle da expressao génica

e prevencao e controle de resposta imune

e estudos clinicos
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Tecidos-Alvo:

o Células hematopoéticas: mais faceis
e Miusculo e figado: bons alvos

e Retina ocular: acessivel, mas fragil

e Neuronios: muito dificeis

e Tumores: acesso ao interior pode ser dificil
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Problemas com a TG:

= Seguranca:
e Toxicidade
e Resposta imune
e Integracao
+ transformacao maligna
+ integracao as células germinativas
e Replicacao viral por meio de recombinacao

= Eficacia:
e Captacao pela célula-alvo
e Controle da expressao génica
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