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GIRIS: Giivenligi ve Etkinligi Optimize Etmeye Yonelik Zorluklar ve Devam Eden Arastirmalar
Gen terapisindeki ilerleme olaganustu olsa da, 6nemli zorluklar devam etmektedir ve Mayo

Clinic bunlarin ¢ézimunde 6n saflarda yer almaktadir.

e Uretim ve Olgeklenebilirlik: Gen terapisi Grlinleri icin saglam ve uygun maliyetli Giretim
surecleri gelistirmek, tutarli kalite ve kullanilabilirlik saglamak.

e Uzun Vadeli Guvenlik ve Etkinlik: Terapotik etkilerin ve potansiyel ge¢ baslangicli advers
olaylarin dayanikliigini tam olarak anlamak igin uzun vadeli takip galismalari yuritmek.

e Etik Hususlar: Germ hatti gen dizenlemesini cevreleyen karmasik etik ortamda
gezinmek ve bu gucli teknolojilerin sorumlu bir sekilde gelistirilmesini ve uygulanmasini
saglamak.

o Dagitim Engellerinin Asilmasi: Hedeflenmesi zor dokulara (6rnegin kan-beyin bariyerini
asarak) ulasmak icin yeni dagitim yontemlerinin arastirilmasi ve viral vektorlere karsi
onceden var olan bagisikligin Ustesinden gelmenin yollarinin gelistirilmesi.

Mayo Clinic, gelismis laboratuvarlarindaki 6zel arastirmalar ve saglam klinik deneyler
sayesinde, gen terapisi urunlerinin glivenligini ve etkinligini optimize etmek igin vektor
teknolojisinde, dagitim sistemlerinde ve dlizenleyici stratejilerde yenilikler yapmaya devam
ederek iyilestirici genetik ilaglarin gergekligini daha da yakinlastiriyor.
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