LIEU PHAP GEN CO THE GIUP BENH NHAN B| THIEU MAU

Céc nha khoa hoc My vai Phdp ngay 15/9 cho biét, nhitng bénh nhan bi thi€u mau thudc loai gen
hiém c6 thé cé hy vong thodt khdi céin bénh nay ma khéng can phdi truyén mdu nhe vao ligu phdp
gen.

Nghién ctu nay, dang trén tap chi Nature, [& mét thanh cdng hiém thdy trong linh vyc liéu phap
gen, tuy nhién, céc nha khoa hoc va chuyén gia néi réing van cdn phdi tién hanh thém thi nghiém
dé khéng dinh diéu nay.

Beta thalassemia la bénh di truyén [&n nhiém séc thé thuong do dét bign gen -globin ndm trén
cénh ngdn NST 11 qui dinh, géy gidm hodic mét t8ng hop chudi globin. Beta thalassemia la mot
trong nhiing bénh huyét séc 18 phd bién nhdt khdp thé gisi.

Céc nha khoa hoc da st dung ligu phdp gen dé diéu chinh nhitng gen bi 15i chiy tréch nhiém vé
diéu kién cia cdc 1€ bao géc tiy xuong va sau dé truyén nguoc lai vaio cac bénh nhén.

Tién sy Marina Cavazzana-Calvo cba Pai hoc Paris cho biét, sau khodng géin ba ném, cac bénh
nhén su dung liéu phép nay da tré nén khde manh ma khéng céin phdi truyén méu trong mét
khodng thai gian kéo dai.

Liéu phép gen la mét phuvong phép khé nhung déy hia hen dai véi y hoc, dva trén y tudng rdng
nhiing gen bi |6i ma gdy ra mét s& bénh c6 thé sta chira duoc. Cac nha nghién céu da c6 géng
tim ra nhirng céch thic hiéu qué d& bom nhitng gen da duoc diéu chinh tré lai co thé mét cach an
todn.

Céc logi virus ciing thvong duoc s dyng dé mang nhirng gen nay vao co thé nhung phuong
phdp ndy mang tinh rii ro cao béi bén than nhirng virus nay cing rét nguy hiém.

Bénh thi€u mdu xdy ra khi luong t& bao héng cdu (RBCs) khde manh trong co thé xuéng qué thép.
Diéu nay c6 thé dan dén cdc véin dé sic khde do RBCs chira hemoglobin, cé nhiém vy dua khi oxy
dén cdc mé cla co thé.

Bénh thi€u mdu c6 thé gay ra céc bign ching khdc nhau, bao gém gdy mét méi va géy ép luc lén
cdc co quan cla co thé.

Bénh thi€u mdu c6 thé do nhiéu véin dé gay ra, nhung c6 3 nguyén nhéan chinh gay ra thigu mdu,
dé la sy phd hdy qué mic cia RBCs; mét méu; va sy sén sinh RBCs khéng du.

Ngodi ra, con c6 cdc nguyén nhan khdac nhu do céc réi logn di truyén, cdc véin dé dinh dudng
(nhu thigu s&t hay thigu vitamin), bénh truyén nhiém, mét s& dang bénh ung thv hay do dvoc
phdm hodc déc chdt.



