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Na University College London powstaty dwie terapie genowe,
ktére pomagajag dzieciom z ciezko uszkodzonym uktadem
odpornosciowym. Dzieci cierpigce na SCID (ciezkie ztozone
niedobory odporno$ci) rodzg sie z tak uszkodzonym uktadem
odpornosciowym, ze medycyna traktuje go tak, jakby w ogdle nie
istniat. Takie dzieci muszg zy¢ w sterylnym Srodowisku, co ma
dramatyczny wptyw na ich kontakty spoteczne i mozliwo$ci
rozwoju.

Teraz uczeni z UCL wiedzg, jak poradzié¢ sobie z dwoma
odmianami SCID — X-SCID (ciezki z*ozony niedobdr odpornosci
sprzezony z chromosomem X) oraz ADA-SCID (ciezki ztozény
niedobér odpornos$ci zwigzany =z niedoborem deaminazy
adeozynowej). Podczas wstepnych badan klinicznych udato sie
pomoéc 14 z 16 pacjentoéw.

Nowatorska terapia doprowadzi*a do poprawy zdrowia u 10 z 10
dzieci z X-SCID. U jednego dziecka rozwineta sie biataczka,
ktéra jest obecnie w fazie remisji. W zwigzku z tym opracowano
juz bezpieczniejsza metode leczenia.

Poprawa nastgpita tez u 4 z 6 dzieci chorujacych na ADA-SCID.

Obecnie wszystkie dzieci, u ktdrych zauwazono poprawe, sg na
tyle zdrowe, ze moga chodzi¢ do szkoty i bez przeszkodd
kontaktowa¢ sie z otoczeniem. Nie obowigzuja ich zadne
dotychczasowe ograniczenia. Dzieci muszg co prawda przyjmowacd
leki, ale u pieciu matych pacjentow z X-SCID i trzech z ADA-
SCID mozna byto odstawi¢ immunoglobuliny.

Profesor Adrian Thrasher, konsultant ds. dimmunologiil
pediatrycznej, ktdéry nadzoruje badania nad X-SCID, powiedziat:
,TO Swietne wyniki. Po raz pierwszy mozemy powiedzied, ze
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znalezlidsmy lekarstwo na te choroby. Dowodzg one, ze terapia
genowa w przypadku zaburzen immunologicznych to podstawa. Mamy
nadzieje, ze w przysztosci bedziemy mogli pomdc kolejnym
pacjentom.”

Rados¢ z dobrych wynikéw wyrazit tez profesor Bobby Gaspar,
konsultant ds. immunologii pediatrycznej, nadzorujgcy badania
nad ADA-SCID. Uczony zauwazyt przy okazji, ze opracowanie
skutecznej metody leczenia oznacza, iz NHS [odpowiednik
polskiego NFZ — red.] zaoszczedzi miliony funtéw, Kktore
obecnie sg wydawane na kosztowne szczepionki enzymatyczne dla
chorych dzieci. ,Na catym Swiecie naszej terapii poddano 30
dzieci cierpigcych na ADA-SCID. Zadne z nich nie zmarto, a u
70% zauwazono poprawe. Obecnie wraz z kolegami z catego swiata
prowadzili eksperymenty nad lekami na dwie inne choroby
immunologiczne. Mamy nadzieje, ze terapia genowa bedzie
postrzegana jako rzeczywista alternatywa dla tradycyjnych
metod leczenia, takich jak przeszczep szpiku. Spodziewamy sie
rowniez, ze technike taka uda sie rozszerzy¢ na inne choroby,
jak np. na lizosomalne choroby spichrzeniowe.”

Gaynor Harnden, ktdérej 6-letni syn Guy brat udziat w
eksperymentalnym leczeniu X-SCID poinformowata, ze teraz jej
dziecko moze gra¢ z réwiesSnikami w pitke czy jezdzi¢ na
kucyku.

Przetomowych badan dokonano w Great Ormond Street Hospital, w
ktérym prowadzi sie najwiecej na Swiecie badan klinicznych nad
zwalczaniem chordéb uposledzajacych uktad odpornos$ciowy dzieci.
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