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Terapie genowe w badaniach klinicznych

Terapia zaawansowana odnosi sie do innowacyjnych technologii stosowanych w leczeniu réznych
chordb. W kontekscie terapii zaawansowanej méwi sie o produktach leczniczych: terapii genowej,
terapii komdrkowej oraz inzynierii tkankowej, ktorych zastosowanie ma na celu skuteczne i
indywidualne podejscie do pacjenta. Wprowadzenie terapii zaawansowanej otwiera nowe perspektywy
w leczeniu chorob, zwtaszcza tych, ktdre dotychczas byty trudne do skutecznego kontrolowania. Tego
rodzaju terapie podlegajg scistym regulacjom i badaniom klinicznym przed wprowadzeniem do
powszechnego stosowania.

Terapia genowa jest eksperymentalng metodg leczenia, w ramach ktérej wprowadza sie obce kwasy
nukleinowe, takie jak DNA lub RNA, do komérek organizmu. Poprzez przekazanie informadii
genetycznej zawartej we wprowadzonym materiale, terapia genowa modyfikuje wadliwy zapis
genetyczny chorego. Gtéwnym celem terapii genowej jest wyeliminowanie bezposredniej przyczyny
choroby.  Produkty lecznicze terapii genowej majg zatem za zadanie wprowadzi¢ okreSlong
modyfikacje genetyczng do organizmu, np. poprzez naprawe uszkodzonego genu lub wprowadzenie
kopii nowego genu. Najczesciej wykorzystywane sg w leczeniu chordb genetycznych oraz w terapii
onkologicznej. Terapie genowe dajg nadzieje pacjentom zyjgcym z rzadkimi lub trudnymi w leczeniu
chorobami.

W ostatnim czasie zostat przeprowadzony pierwszy w Polsce zabieg chirurgiczny oka z
wykorzystaniem nowatorskiej terapii genowej GTO05 w ramach badania klinicznego Il fazy. Terapia
zostata zastosowana w leczeniu zaniku geograficznego, ktdry jest zaawansowang postacig
zwyrodnienia plamki zéttej w oku zwigzanego z wiekiem (ang. AMD - Age Related Macular
Degeneration). Operacja polegata na wstrzyknieciu w tylng czes$¢ oka pod siatkéwke jednorazowej
dawki preparatu.

Nowatorska terapia genowa GTO005 zostata opracowana na podstawie badan, ktére jednoznacznie
wskazujg, ze geny petnig kluczowg role w predyspozycji do wystgpienia AMD. Celem terapii genowe;j
GTO005 jest wspomaganie produkgcji naturalnego ,,regulatora” biatka zwanego czynnikiem | dopetniacza
(CFl). Terapia opiera sie na zatozeniu, ze zwiekszenie poziomu CFl w oku moze efektywnie redukowac
stan zapalny. Taka interwencja moze spowolni¢ postep zwyrodnienia plamki z6ttej, co w konsekwencji
przyczynia sie do zahamowania procesu rozwoju choroby i obnizenia ryzyka utraty wzroku.

Badania kliniczne odgrywajg kluczowg role w rozwoju terapii genowych, wptywajac przede wszystkim
na aspekty ich skutecznosci, bezpieczenstwa i dostepnosci. Monitorowanie dziatan niepozadanych i
ewaluacja skutecznosci sg kluczowe dla uzyskania danych klinicznych, ktére pomagajg w ocenie, czy
dana terapia bedzie dla pacjentow bezpieczna. Identyfikacja optymalnych dawek terapeutycznych
oraz ustalenie odpowiednich schematéw leczenia wptywajg na skutecznos¢ terapii. Ocena nowych
technologii zwigzanych z terapiami genowymi prowadzi do doskonalenia istniejgcych terapii lub



rozwijania nowych podejs¢. Badania kliniczne terapii genowych uwzgledniajg takze badania oceniajgce
skutki zastosowania terapii genowej w potaczeniu z innymi metodami leczenia, takimi jak
immunoterapia czy chemioterapia.
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