USA zaaprobowaly ingerencje w
ludzkie geny

16 sierpnia 2018
Amerykanska agencja rzadowa sprawujgca nadzor nad jakosScig
zywnosci i lekédw FDA po raz pierwszy zaakceptowata preparat
przeznaczony do leczenia dziedzicznej amyloidozy hATTR
spowodowanej mutacjami w genie transtyretyny — pisze portal
»Science Alert”.

Preparat patisiran blokuje synteze zmutowanego biatka
transtyretyny, ktére w normalnej formie stuzy jako medium
transportowe dla hormonu tarczycy tyroksyny i witaminy
retinolu. Wadliwe biatko sprzyja rozwojowi amyloidozy,
choroby, ktéra polega na gromadzeniu sie w tkankach amyloidu —
zwigzku biatkowo-polisacharydowego. Blaszki amyloidowe
sprzyjajg dysfunkcji tkanek i organéw, w tym serca.

Mechanizm wyciszania aktywnos$ci transtyretyny opiera sie na
procesie interferencji RNA, kiedy to ekspresja tego czy innego
genu jest wyciszana z pomocg czgsteczek krotkiego
interferencyjnego RNA (siRNA). Proces ten zaczyna sie od
rozcinania dtugich molekut obcego dwuniciowego RNA (nalezacego
do wirusow) na oddzielne fragmenty. Te czeSci wigzane sg do
kompleksu RISC, ktéry nastepnie *gczy sie z komplementarnymi
Yancuchami mRNA i aktywizuje jego rozcinanie. Tym samym
udaremnia sie proces transmisji i syntezy biatka, ktéry byt
zakodowany w mRNA.
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