BUSC TIEN M1 TRONG DIEU TRI BENH NHAN KHIEM THI

Trong tap chi "Sciene Translational Medicine" s6 ra ngay 8/2, céc nha khoa hoc My da céng bd
nhiing két qua tich cuc trong nghién céu st dung ligu phdp gene dé khoi phyc thi lyc & nhing
bénh nhén khigm thi bam sinh do 16i gene di truyén.
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nhiing két qua tich cuc trong nghién céu st dung ligu phdp gene dé khoi phyc thi lyc & nhing
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Trong lén thy nghiém déu tién, liéu phdp gene da dugc thy nghiém véi mét bén mét cda 12 bénh
nhan va cho két qué tét khi duoc dua vaio bén mét con lai cda 3 bénh nhén. Diéu nay cho thay
phuong phép diéu tri ndy an toan, hiéu qué va dugc co thé chdp nhan.

Phuong phép ligu phép gene phu hop véi nhitng bénh nhén bi mu do 16i gene di truyén

O lén thi nghigm thi hai, ba bénh nhan cia thi nghigm déu tign va séu ngusi khdng mo hoan
toan d& déng y thu liéu phép trén. Sau lén thy nghiém nay, cac bénh nhén trén déu cé khd néing
nhin 18t hon trong dnh séng ma va hai ngudi nira déu cé thé xdc dinh chuéng ngai vét trong diéu
kién anh séng yé&u. Ciing khéng ghi nhén nhitng téc dung phu & nhiing bénh nhén nay.

Céc bénh nhan cho biét sau mét thoi gian diéu tri, ho cé thé di dao khi troi t6i, di mua sém va
nhan dién khuén mat. D6 la nhitng diéu ma ho khéng thé lam truéce day.

Diéu tri cho bénh nhan khigm thi bdng phuong phép liéu phdp gene pht hop véi nhitng bénh
nhén bi mu do 16i gene di truyén, bénh do t& bdo tiép nhén dnh séng & véng mac bi tén thuong
con goi la chirng mu bam sinh. Nguyén nhan géy bénh la nhiing sai sét cia 13 gene chinh vé mét,
lam mdt dén khd ndng nhin va nhitng di chuyén bét thuong cda mét & thoi ki dau tudi du tho va
thuong dan dén mu hoan toan & dé tusi tir 20 dén 30.

Liéu phdp gene la mét trong nhirng finh vyc ¢6 stc héip dan nhét cia cdng nghé sinh hoc, hva hen
vé khd ndng ngén chdn hogic ddo nguoc nhitng can bénh di truyén. Tuy nhién, linh vyc méi nay
dai khi cting thét bai truée nhitng phdn ng khéng the dy dodn hay kiém sodt duoc cia hé thong
mién dich. M&c du vdy, céc nha nghién ctu cho biét lisu phdp gene nay cho t6i nay chua gay téc
dung phy va nhirng két qua diéu tri tich cyc duoc duy tritrong nhiéu nam.



