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Terapie przyszlosciowe w medycynie oparte o badania
genetyczne

Rozw¢j genetyki 1 biotechnologii otwiera nowe mozliwosci w medycynie, rolnictwie
1 naukach przyrodniczych, ale rodzi réwniez powazne pytania etyczne. Od edycji gendw po
klonowanie i testy genetyczne, dziedzina genetyki jest terenem intensywnych debat etycznych.
Terapie genetyczne to najbardziej kontrowersyjne tematy i dylematy zwigzane z genetyka.
Wspolczesna medycyna stale si¢ rozwija, a postgp w dziedzinie biologii molekularnej
1 genetyki otwiera drzwi do nowych, czgsto rewolucyjnych rozwigzan. Obecnie mozna §miato
stwierdzi¢, ze nie ma juz medycyny bez genetyki. Genetyka XXI wieku pozwala
juz dzi§ doktadnie ocenié: ryzyko zachorowania na raka, choroby metaboliczne takie jak
cukrzyca, choroby serca, czy choroby autoimmunologiczne np. stwardnienie rozsiane.
Umozliwia szybkie wykrycie, jaki doktadnie patogen zaatakowat nasz uktad immunologiczny,
uktad pokarmowy, uktad moczowy czy uklad oddechowy. W krotkim czasie mozemy
dowiedzie¢ si¢ co wywoluje utajone stany zapalane w naszym organizmie, bez ciaglego
,biegania od lekarza do lekarza”. Dzigki rozwojowi genetyki mozemy dopasowac odpowiednie
terapie czy leki, dzigki temu ratujemy zycie milionom ludzi. Szeroko pojeta genetyka ma od

dawna zastosowanie wlasciwie w kazdej dziedzinie medycyny. Pomaga tez planowaé
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przyszto$¢ osob jeszcze zdrowych. Nowoczesne badania genetyczne pomoga okresli¢, ktorych
sktadnikow odzywczych powinni§my spozywaé wigcej, czy potrzebujemy wigcej thuszezow,
biatka czy weglowodanoéw. Dzigki nowoczesnym analizom genetycznym, mozesz dowiedzie¢
si¢ wiecej o sobie, np. dlaczego kofeina dziata na nas inaczej lub dlaczego bardziej lubimy
stodycze. Okresli¢ chociazby swoje zdrowie psychiczne, predyspozycje do stresu, zbadaé
odpowiednio i ustabilizowa¢ poziom chociazby neuroprzekaznikow lub dobra¢ odpowiednie
kosmetyki czy zabiegi dla naszej skory. Rozwdj nowych technik genetycznych umozliwity
naukowcom odczytywanie genomu organizmu, pelnego zestawu DNA. Genetycy majg
w zasadzie potencjalnie nieograniczony dostep do informacji, ktore dyktuja strukture i funkcje
wszystkich zywych istot. Ostatnie osiggniecia w genetyce sprawiaja wrazenie szybko rosnacej
zdolnos$ci przewidywania naszych indywidualnych cech na podstawie informacji genomowych,
a nawet manipulowania tymi cechami za pomoca technologii, takich jak edycja genomu oparta
na CRISPR. Postepy w technikach genetyki medycznej otwieraja takze nowe i niesamowite
mozliwos$ci w zakresie spersonalizowanej medycyny, ktéra wigze si¢ z wydajng i niezawodnag
diagnoza oraz bardzo dokladnymi prognozami opartymi na determinantach genetycznych. Do
technik 1 metod genetycznych zwigzanych z terapiami przysztosciowymi wykorzystywanymi
w medycynie mozna zaliczyc¢:

Biotechnologi¢ medyczna,

Terapi¢ genowa,

Zastosowanie miRNA,

InZynierie genetyczna,

Wykorzystanie technologii opartej o CRISPR,

Komorki macierzyste — medycyna regeneracyjna,

InZynieria tkankowa,

Produkcja szczepionek 1 biofarmaceutykdw,

Wykorzystanie roslin jako biofabryk,

Wykorzystanie zwierzat transgenicznych jako przysztych dawcow narzadow.

Biotechnologia, obejmujaca techniki manipulacji materialem genetycznym
1 biolo-gicznym, Dzigki niej mozliwe staje si¢ modyfikowanie gendéw w celu eliminacji choroéb
dziedzicznych, poprawy odpornosci na infekcje czy zwigkszenia $redniej dlugosci zycia.
Jednym z najwazniejszych narzedzi w biotechnologii jest CRISPR-Cas9, czyli technologia
umozliwiajaca precyzyjng ingerencj¢ w struktur¢ genomu. Dzigki CRISPR-Cas9 naukowcy

moga usuwac, wprowadza¢ lub modyfikowa¢ konkretne fragmenty DNA, co otwiera drzwi do



leczenia wielu chordb genetycznych. Wiele przyktadow nowoczesnej biotechnologii zalezg od
umiejetnosci: analizowania, manipulowania, wycinania i wklejania fragmentow DNA.

Terapia zaawansowana odnosi si¢ do innowacyjnych technologii stosowanych
w leczeniu roznych chorob. W kontekscie terapii zaawansowanej mowi si¢ o produktach
leczniczych: terapii genowej, terapii komodrkowej oraz inzynierii tkankowej, ktorych
zastosowanie ma na celu skuteczne 1 indywidualne podejécie do pacjenta. Wprowadzenie
terapii zaawansowanej otwiera nowe perspektywy w leczeniu chordb, zwtaszcza tych, ktoére
dotychczas byty trudne do skutecznego kontrolowania. Tego rodzaju terapie podlegajg $cistym
regulacjom 1 badaniom klinicznym przed wprowadzeniem do powszechnego stosowania.
Terapie genetyczne w medycynie to innowacyjne metody leczenia, ktére polegaja na
modyfikacji materialu genetycznego (DNA/RNA) w komoérkach pacjenta w celu naprawienia
btedu genetycznego, wprowadzenia nowego genu lub wylaczenia wadliwego, adresujac
bezposrednia przyczyne chordb genetycznych, nowotwordéw (jak bialaczki — terapia CAR-T)
czy schorzen rzadkich, jak rdzeniowy zanik mig¢$ni (SMA).

Inzynieria genetyczna to sekwencjonowanie, analiza oraz wycinanie fragmentoéw DNA
1 umieszczanie ich w innych cze$ciach genomu. Powszechnie stosowane metody inzynierii
genetycznej to: sekwencjonowanie DNA, klonowanie kopiowanie DNA, reakcja tancuchowa
polimerazy 1 elektroforeza zelowa. Inzyniera genetyczna to celowa ingerencja w DNA
(rekombinacja). Zmiana materialu genetycznego zwykle polega na podmianie fragmentu DNA
na inny, celem uzyskania okre$lonych cech, ktore do tej pory nie wystgpowaly u danego
organizmu. W roli no$nikow obcego DNA wykorzystuje si¢ miedzy innymi wirusy, czy
plazmidy. Inzynieria genetyczna jest wykorzystywana przy leczeniu wielu chorob (migdzy
innymi terapia genowa) 1 niewatpliwie jest to niezwykle wazna 1 istotna galaz nauki.
Manipulacja ludzkimi genami — w tym naprawianie badz wytaczanie wadliwych genéw — budzi
jednak wiele sprzeciwoéw, bowiem uwaza si¢, ze moze si¢ ona wymkna¢ spod kontroli.

Terapia komoérkami macierzystymi to zabieg z zakresu medycyny regeneracyjne;.
To dziedzina medycyny, ktora skupia si¢ na wykorzystaniu wiasnego potencjalu organizmu
do odnawiania i odbudowy uszkodzonych tkanek. Komorki macierzyste to jednostki
strukturalne, ktore daja poczatek wszystkim tkankom naszego organizmu. Posiadajg zdolno$¢
do nieograniczonej liczby podziatdéw. Z tatwoscig samo odnawiajg si¢, a takze potrafig
przeksztatca¢ w komorki innych typow. Komorka macierzysta po wszczepieniu do organizmu
potrafi rozpozna¢, ktore tkanki sa uszkodzone, naprawic je i1 nie zosta¢ przy tym odrzucona —
pochodzi w koncu z tego samego organizmu. Te cechy pozwolity na wykorzystanie komorek

macierzystych w wielu dziedzinach medycyny, w tym m.in. w ortopedii i medycynie



estetycznej. Medycyna regeneracyjna to interdyscyplinarna dziedzina, taczaca wiedzg z zakresu
inzynierii tkankowej i1 biologii molekularnej w celu wspomagania procesOw gojenia,
regeneracji i naprawy uszkodzonych komorek, tkanek oraz narzadow.

W ostatniej dekadzie nastgpit rozkwit przemystu biofarmaceutycznego, a wraz z nim
szybkie wprowadzanie biofarmaceutykdéw na rynek. Branza ta oferuje bogata game produktow,
od szczepionek dla terapii spersonalizowanych po produkty celowane i leki specjalistyczne
na wiele chordb rzadkich. Biofarmaceutyki — biatka(w tym przeciwciala), kwasy nukleinowe
(DNA 1 RNA lub antysensowe oligonukleotydy) uzywane do celow terapeutycznych lub celow
diagnostycznych in vivo, wytwarzane z zastosowaniem biotechnologii. Biofarmaceutyki moga
by¢ wytwarzane z komorek bakterii (np. E. coli lub rekombinacji kultur drozdzy), linii komoérek
ssakow (hodowli komorkowej), kultur komorek roslinnych (kultury tkanek roslinnych)
1 mchéw roslin w roznych konfiguracjach bioreaktoréw. Leki biotechnologiczne
i konwencjonalne leki chemiczne réznig si¢ fundamentalnie pod wzgledem struktury
i mechanizmow dziatania. Leki biotechnologiczne sg wytwarzane przez zywe komorki, a leki
chemiczne w procesach chemicznych.

Rozwo6j genetyki oferuje ogromne mozliwosci medyczne, ale niesie ze soba ryzyko
naruszenia godnos$ci 1 autonomii jednostki. Etyka w genetyce wymaga rownowagi miedzy
postepem naukowym a poszanowaniem praw cztowieka, z naciskiem na dobro pacjenta,
poufnos¢ 1 zapobieganie nowym formom dyskryminacji. Genetyka i etyka to nierozerwalnie
zwigzane dziedziny, gdzie postgp w genetyce rodzi fundamentalne pytania o granice ingerencji
w ludzki genom (np. selekcja, modyfikacje), ochrone prywatnosci danych genetycznych,
kwestie dyskryminacji, autonomi¢ pacjenta (zgoda na badania) i odpowiedzialno$¢ moralng za
ksztattowanie przysztych pokolen, balansujac miedzy potencjalnymi korzysciami (leczenie
chorob) a ryzykiem eugeniki czy naruszenia praw jednostki, co wymaga silnych ram prawnych

1 etycznych, jak Kodeks Etyki Lekarskie



