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Czym s terapie genowe

Terapie genowe to nowy rodzaj leczenia, ktéry zostanie blizej
przeanalizowany podczas badan klinicznych dotyczacych
mukowiscydozy. Wazne jest, aby dobrze zrozumieé, z czym
wigze sie udziat w badaniu, zanim sie na nie zdecydujesz.
Ponizej staraliSmy sie odpowiedzieé¢ na niektére czesto
zadawane pytania dotyczace terapii genowych.

Czym sa terapie genowe?

Terapie genowe to kuracje lekami, ktore majg na celu tworzenie dziatajgcych
kopii biatka. S3 one opracowywane z mysla o chorobach, w ktérych wystepuija
warianty genu, tak jak w przypadku mukowiscydozy.

Jak mozna je wykorzystaé¢ w leczeniu mukowiscydozy?

Osoby chore ha mukowiscydoze majg warianty genu CFTR, ktére wptywajg na
zdolnos¢ ich organizmu do wytwarzania biatka CFTR.

Terapie genowe w mukowiscydozie mogg pomoc organizmowi w tworzeniu
dziatajgcych kopii biatka CFTR z genu CFTR. W zaleznosci od rodzaju terapii
genowej dokonuje sie tego na rézne sposoby.
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Kto moze odniesé¢ korzysci? Kto bedzie mégt wziaé udziat w tego

Terapie genowe moga potencjalnie przyniesc¢ typu badaniach?

korzysci wszystkim chorym na mukowiscydoze. Mamy nadzieje, ze w ciggu najblizszych kilku
Dotyczy to rowniez osob, u ktorych nie lat w badaniach klinicznych terapii genowych
sprawdzajg sie modulatory CFTR, np. oséb beda mogty wzigc udziat osoby z rzadkimi

z rzadkimi wariantami CFTR. wariantami CFTR. Kazde badanie bedzie miato
inne wymagania dotyczace udziatu. Jesli
badania te zakoriczg sie sukcesem, pozwoli

to w przysztosci przeprowadzi¢ wieksze
badania dostepne dla wszystkich chorych na
mukowiscydoze.

Jednak zadne nowe badanie nie daje gwarancji,
a zanim terapie te stang sie standardowymi
metodami leczenia mukowiscydozy, minie duzo
Czasu.

Czy terapie te bedq dziata¢ tylko na
ptuca?

Jak dotaczyé do badania terapii genowej

Bedziemy publikowaé wszystkie badania
kliniczne terapii genowych prowadzone
w Wielkiej Brytanii w naszej wyszukiwarce
(Trials Tracker) na stronie
cysticfibrosis.org.uk/trialstracker

Podczas tych wstepnych badan klinicznych
leczenie bedzie prowadzone w formie terapii
inhalacyjnej, ktérej celem jest poprawa stanu
ptuc oséb chorych na mukowiscydoze. Nie
wiemy jeszcze, czy i kiedy pojawig sie terapie
genowe ukierunkowane na inne obszary ciata. Jesli interesuje Cie udziat w badaniu,
porozmawiaj ze swoim zespotem klinicznym,
skontaktuj sie z koordynatorem badania
podanym w wyszukiwarce lub napisz do
nas na adres
clinicaltrials@cysticfibrosis.org.uk

Dowiedz sie wiecej o terapiach
genowych.

Stworzylismy internetowe kompendium
informacji, aby lepiej wyjasni¢, czym sg terapie
genowe i na czym mogg polegac badania.
Zawiera ono:

Zeskanuj powyzszy kod QR,

° ;lzriito gasdrens e ian i aby dowiedzie¢ sie wiecej.

¢ glosariusz.
Wiecej informacji mozna znalezc¢ na stronie
cysticfibrosis.org.uk/genetictherapies
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