PIEU TRI THANH CONG LIEU PHAP GEN CHO NGUOI MU

Cdc nha nghién cu My cho bigt, mét ndm truéc déy, 3 nguoi mu & dé tudi 20 da tinh nguyén
diéu tri bang ligu phdp gen. Gio day, thi lyc ho da cé duoc sv cdi thién dang k&, tham chi mét
ngudi bénh con cé thé doc duoc cd nhiing con s6 cba déng hd
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Ba nguoi tinh nguyén nay déu mdc phdi bénh mu l6a bém sinh (Leber Congenital Amaurosis), mét
logi t&t cia vong mac mang tinh di truyén do gen cé t&n goi RPES5 (gen RPES5 tao ra mét logi
Vitamin A ddc biét cho & bdo véng mac) xdy ra bién di khién cho thi lyc cda ngudi bénh gidm
dén theo db tudi. Vivay mét s6 nguai sau khi trudng thanh da bi mu loa, hién tai van chua ¢é ligu
phdp diéu tri hiéu qud ndo cho cén bénh nay.

Nhém nghién ctu Artur V. Cideciyan thudc truong Dai hoc Pennsylvania da tiém DNA binh
thudng vao virus, sau dé lai dua virus vao t& bao mét cia ngudi bénh. Sau 3 thang, thi lyc cia 3
ngudi tinh nguyén da duoc cdi thién dang ké, cé thé nhin thdy énh sang bang mét thuvong, diéu
ma truéc day ho khong thé lam duoc. Hon niva, sau khi diéu tri 1 ném, mét va sic khde cda ho
khéng hé xdy ra bét ky phén ¢ng mién dich ndo.

Trong dé, mét bénh nhén ni trong qué trinh diéu tri da tao ra “thi lyc thi 27, dai ndio cda ¢b dy
hoc duoc sau khi diéu tri bdng liéu phdp gen da cé thé khéi phuc tim va thu thép thong tin & mot
khu vyc ndo dé cia véng mac, khién cho ¢6 dy doc dugc céc con 6 trén dong hé cong to mét 6
16.

Nam 1999, mét thi€u nir 18 tudi méc phdi bénh gan sau khi diéu tri 4 ngay bdng liéu phép gen
da qua doi, sy kién nay khién cho liéu phép gen gap phai rét nhiéu sy chi trich va lam cho moi
ngudi cang nghi ngd vé liéu phép gen.

Artur V. Cideciyan cho biét: “Liéu phép gen RPE65 rét an todn, thi lyc cia ngudi bénh duoc sy cdi
thién rd rét, hy vong c6 thé tiép tyc tién hanh thi nghiém dé gidi quyét nhiing véin dé vé sy an toan
va tinh hiéu qud”.

Bénh mu loa bam sinh la mét logi séc t6 véng mac bién tinh, tai My cé khodng cé khodng 2000
ngudi méc phdi bénh mu loa béim sinh; 200 nghin ngudi méc phdi séc t6 vong mac bién tinh.



