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Vektör Dağıtımı: Genetik Modifikasyona Açılan Kapı 

Gen terapisi farmakolojisinin kritik bir yönü, genetik materyalin hedef hücrelere kesin ve 
etkili bir şekilde iletilmesini içerir. Bu genellikle tasarlanmış viral vektörlere (adeno-ilişkili 
virüsler veya lentivirüsler gibi) veya viral olmayan yöntemlere dayanır. Mayo Clinic bilim 
adamları aktif olarak aşağıdakileri optimize etmekle ilgileniyorlar: 

• Vektör Tasarımı: Geliştirilmiş tropizm (belirli hücre tipleri için afinite), azaltılmış 
immünojenisite ve terapötik genler için geliştirilmiş taşıma kapasitesine sahip vektörler 
geliştirmek. 

• Uygulama Yolları: Sistemik intravenöz infüzyonlar, belirli dokulara lokalize enjeksiyonlar 
(örn. retina, kas, beyin) veya hücrelerin yeniden uygulanmadan önce 
ex vivo modifikasyonu gibi optimal uygulama yollarının araştırılması. 

• Dozaj Stratejileri: Potansiyel yan etkileri en aza indirirken terapötik etkinliğe ulaşmak için 
en uygun dozun belirlenmesi, vektör tipi, hedef doku ve hastalık yükünden etkilenen 
hassas bir denge. 
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