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GIiRiS: Temel Gen Terapisi Yaklasimlari ve Farmakolojik Hususlar

Gen terapisinin ¢esitlimanzarasini daha iyi gostermek icin asagidaki tabloda temel yaklagimlar ve

bunlarla iligkili farmakolojik nGanslar 6zetlenmektedir:
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Gen tasiyan vektorlerin
(Grnegin, AAV,
adenoviris) in situ
hticreleri hedeflemek
igin hastanin viicuduna
dofrudan uygulanmasi.
Genetik materyal
dogrudan ihtiyag
duyulan dokulara
ulastirilir,

Hticreler hastadan
(otolog) veya bir
dondrden (allojenik)
toplanir, viicut disinda
genetifji dedistirilir
(6rnegin lentivirlsler
kullarilarak), genisletilir
ve daha sonra hastaya
yeniden verilir.

Temel Farmakolojik Hususlar

Teslimat & Biyodagitim: Vektcr secimi (belirli
hiicre tipleri igin tropizm), uygulama yolu
(sistemik, lokal), hastalikl olmayan dokulara
hedef digi teslimat potansiyeli. Dozlama: Vektor
konsantrasyonu, énceden var olan badisikhgin
etkinlik lzerindeki etkisi, doza bagl toksisite
potansiyeli. Immiinojenisite: Vekttre ve/veya
terapdtik gen Urlnine karst konakgi bagisikhik
tepkisi, etkinligin azalmasina veya advers
reaksiyonlara yol agabilir. Kalicilik: Tekrarlanan
uygulama olmadan uzun vadeli, stabil gen
ekspresyonu elde etmek.

Hiicre Toplama & Isleme: Hiicre hasadinin
verimliligi, ex vivo gen transferi, hiicre canlihgi ve
genislemesi, sterilite ve tutarllig saglamak igin
karmasik tUretim siregleri. Engraftment &
Survival: Modifiye edilmis hicrelerin
reinflzyondan sonra in vivo olarak hayatta kalma,
engraft ve etkili bir sekilde islev gborme yetenegdi.
immiinojenisite: Otolog hiicrelerde risk azalr,
ancak allojenik hiicreler veya ex vivo
modifikasyon slirecinin bilesenleriile ilgili
endiseler devam etmektedir. Hiicre Kagakeihg:
Degistirilmis hiicrelerin dogru anatomik
bolgelere gog etmesinin saglanmas..



Gen terapisi olgunlasmaya ve ana akim tibbi uygulamaya daha derinlemesine entegre olmaya
devam ettikge, mevcut ilaclarin yeni terapoétik ihtiyaglari karsilamak igin stratejik olarak nasil
yeniden kullanilabileceginin arastirilmasi da 6nemli bir ivme kazaniyor.

Gen terapisi, genetik kusurlar duzelterek gelecekteki olasiliklarin kilidini agarken, baska bir
yenilik¢gi strateji gegmise bakarak farmakolojik cephaneligimizdeki mevcut araglar igin yeni bir
amac buluyor.

Mayo Clinic Farmakolojisi: Sagliginizi Sekillendiren 7 Yeniligi Kesfedin! - Researchhub.blog


https://researchhub.blog/mayo-clinic-pharmacology-7-innovations-shaping-health

