“THAN DUGC” TU ARN CAN THIEP

Theo Vién st Han lam vién khoa hoc Phdp Jean-Paul Behr, trong tuvong lai ARN can thiép sé& la
frung t&m cba nganh duoc.

Nhén dinh cia Vién s Behr dang trén béo Le Figaro dugc dic két t hang loat ing dung dang
duoc thu nghiém véi ARN can thiép (RNAI). Ngodi ra, cng trinh vé RNAi céng bs ndm 1998 cla
2 nha khoa hoc Andrew Fire va Craig Mello dé duoc trao gidi Nobel Y hoc 8 ndm sau, do dé
chéng minh t&m &nh hudng cia khdm pha nay. Nghién ctu cda céc Gido su Fire va Mello cho
thdly ¢ rdt nhiéu phan to RNAI ton tai tir giai doan phéi thai cho dén loc chét & céc sinh vat da
bdo véi nhiém vy diéu hda sy “van hanh” cia t&€ bao. Co ché cia RNAI |a phan hdy cac ARN
théng tin (MRNA) cla céc gene nhdy (transposon) cé the gdy dét bién, cba vi rot hodc céc ky sinh
trung khdc tiém nhiém vdo... Céc gene “xam lugc” ndy bi phét hién va vo higu héa do cé ma di
truyén gidng véi RNAI.

Hiéu duoc co ché hoat déng, rét nhiéu nhém nghién ctu trén the gisi da thi nghiém nhing ligu
phép gene nham diéu tri cdc bénh do vi rit gay ra, bénh ly vé tim mach, ung thy, r8i loan noi tigt.
Cdc phan t& RNAi mang mé di truyén chon loc tvong déng véi gene géy hai duoc dua vao co thé
nham “tim diét” nhiing gene dé. Day s& la mét cudc cdch mang thét sy cla nganh duoc: tng dung
cdng nghé sinh hoc dang ngay cang tao duoc ché ding bén canh phuong phdp diéu ché thuse
truyén théng bdng cdch t8ng hop céc hoat chdt héa hoc. Tuy nhién, d& RNAI ¢6 thé tré thanh duoc
phdm thét sy, céc nha khoa hoc phdi vuot qua khéng it tré ngai.

Trudc tién, nhiing phén t& nay trong ty nhién rdt méng manh va tén tai chi trong mét thoi gian
ngdn. Gidi phdp duoc dua ra la “khéa” cdc nguyén t & xy cia RNAI, téc nhén khién cdu tric nay
khong bén viing. Sau dé, RNAI s& duoc xi ly dé lam cham qud trinh dao thai bdi than. Sy tién bo
cba nganh héa hoc da gitp phdt trién cdc ARN can thigp kich thuéc nhd (siRNA) bén virng gdp
100 1an so v&i RNAI ty nhién déng thoi cé the d& dang duoc tdng hop véi 58 luong lén. Nhiéu
cong ty héa sinh da thi nghiém dua siRNA vao céic bé phan cla co thé dé chiva bénh, chdng han
mét s& bénh ly vé mét nhu thodi héa hodang diém lién quan dén tudi gia.

Khé khan tiép theo la lam th€ ndo dua duoc siRNA vao t& bao ngudi, vén dugc bdo vé rét ky
ludng. Céc nha khoa hoc dang nghién ctu tinh phuong phdp “ngua thanh Troy”: cdy siRNA vao
céc hat nano. Nhirng hat nano s& dé t& bao “nudt” [dy mét céch ty nhién va chi gidi phéng siRNA
khi d& vao duoc phia trong. Phuong phép nay giop siRNA tiéu diét tryc tiép cdc t& bao ung thu
mang gene dot bién ma khéng &nh hudng dén céc 1 bao lanh trong co thé.



