Les cel-lules mare sén la clau
#  del tractament que va curar el nen

malalt. D’altra banda, altres investi-
gadors estan intentant desenvolupar no-
ves técniques per obtenir cél-lules mare
hematopoetiques sanes sense necessi-
tat de tenir un germa... | completament
compatibles, perqué serien del mateix
malalt.

PTerapia genica

Les ceéllules mare hematopoetiques de les persones amb beta-talassemia major te-
nen un defecte genétic, una mutacio, que els impedeix elaborar prou hemoglobinz
Per tractar casos com aquest s'esta desenvolupant la tecnologia de la terapia génica

La terapia geénica ¢s una tecnica experimental que utilitza gens per tractar o pre-
venir una malaltia. La forma més comuna inclou la insercié d’un al-lel sa per subs
tituir-ne un de defectuds. En el cas de la beta-talassémia, una de les estrategies que
s'esta assajant €s la seglient: |

 Extreure cel-lules mare hematopoetiques de la persona malalta.

» Inactivar un virus, eliminant el seu material genctic, per utilitzar-lo com a vec
tor. Inserir dins el virus una copia de I'al-lel funcional .

» Afegir el virus al cultiu de cel-lules mare hematopoétiques. El virus introduira dins
les cel-lules el DNA que conté, o sigui, I’al-lel B. Algunes de les cel-lules integraran
agquest DNA en un dels seus cromosomes.

» Triar les cel-lules que hagin integrat I'al-lel B i injectar-les novament al pacient de!
qual les haviem extret.

» 5i el tractament té éxit, les cel-lules injectades s’establiran a la medul-la ossia i co-
mencaran a produir eritrocits amb hemoglobina normal.
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