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Vektor Dagitimi: Genetik Modifikasyona Acilan Kapi

Gen terapisi farmakolojisinin kritik bir yonu, genetik materyalin hedef hicrelere kesin ve
etkili bir sekilde iletilmesini icerir. Bu genellikle tasarlanmis viral vektorlere (adeno-iligkili
virUsler veya lentivirUsler gibi) veya viral olmayan yontemlere dayanir. Mayo Clinic bilim
adamlari aktif olarak asagidakileri optimize etmekle ilgileniyorlar:

Vektor Tasarimi: Gelistirilmis tropizm (belirli hucre tipleri icin afinite), azaltilmis
immunojenisite ve terapotik genler icin gelistirilmis tasima kapasitesine sahip vektorler
gelistirmek.

Uygulama Yollari: Sistemik intravenoz inflizyonlar, belirli dokulara lokalize enjeksiyonlar
(6rn. retina, kas, beyin) veya hucrelerin yeniden uygulanmadan &nce
ex vivo modifikasyonu gibi optimal uygulama yollarinin arastirilmasi.

Dozaj Stratejileri: Potansiyel yan etkileri en aza indirirken terapotik etkinlige ulagsmak igin
en uygun dozun belirlenmesi, vektor tipi, hedef doku ve hastalik yukinden etkilenen
hassas bir denge.
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