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AZ IRANYITOTT ES TRANSZPOZON-MEDIALT GENBEVITEL MOLEKULARIS KUTATASA A
BIZTONSAGOSABB GENTERAPIA ERDEKEBEN
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A Széchenyi 2020 program ,Stratégiai K+F mihelyek kivalosaga” cimi palyazata keretében a
Szegedi Biolégiai Kutatokdzpont (SZBK) és a Debreceni Egyetem konzorciumi partnere 962 017 600
forint eurdpai unios tamogatast nyert el. A benyujtott palyazat témaja nemzetkdzileg is nagy
érdeklédést kivalto, intenziven kutatott tertilet: a projekt az iranyitott és a transzpozon-medialt terapias
célu génbevitel hatékonyabba és biztonsagosabba tételét tlizte ki célul.

A molekularis biolégia egyik leginkabb a jovébe mutatd terliletéhez tartoznak a génterapiaval
kapcsolatos kutatasok. A human genom szekvencigjanak megismerése lehetbvé tette szamos betegség
genetikai azonositasat. Nyilvanval6 lett, hogy bizonyos betegségek csupan egyetlen gén funkcidjanak
a moédosulasa kovetkeztében alakulnak ki. A cél, hogy ezeket a mdodosulasokat korrigalni lehessen,
egyre Ujabb mdodszerek kidolgozasara sarkallja a kutatokat.

A legujabb iranyitott génbeviteli moédszerek azonban nem érik el azt a specificitast és hatékonysagot,
amely a célzott génterapia biztonsagos mikodéséhez szikséges. A GINOP-2.3.2-15-2016-00024
azonositdé szamu projekt célja e mdodszerek hatékonysaganak ndvelése, specifikusabba tétele és a
felmerll® kockazatok csokkentése. Mindezeket a célokat a projekt a DNS hibajavitd rendszerek
befolyasolasan, valamint a rajuk hatast gyakorlé kromatin szintli mechanizmusok feltarasan keresztil
kozelitette meg.

Az igen hatékony terapias génbevitelt eredményezé, véletlenszerlien integralodd vektorokkal végzett
beavatkozasok esetében az eljarasok biztonsagosabba tétele elengedhetetlen a rutinszer( klinikai
alkalmazashoz. A kutatasok egyik igéretes aga ebben a tekintetben a Sleeping Beauty (SB) és a
piggyBac (PB) DNS transzpozonok klinikai felhasznalasara iranyul. Vilagszerte szamos, az SB és a PB
rendszerek terapias alkalmazhatésagara iranyuld klinikai vizsgalat zajlott mar le vagy van jelenleg is
folyamatban. A projekt keretében tobb eddig mélyrehatéan nem vizsgalt, illetve korabban teljesen
figyelmen kivil hagyott, a PB rendszert sulyosabban terhel§ kockazati tényez6 kertilt feltarasra. Az elért
eredmények fényében az SB rendszer klinikai alkalmazasa biztonsagosabbnak itélhetd.

Osszességében kijelenthetd, hogy a projekt kivitelezése soran szamos és jelentés alapkutatasi
eredmény sziletett, ezek a tudomanyag legszinvonalasabb folyoirataiban keriltek kozlésre. A palyazat
sikeres megvaldsitasa el6segitette a hazai génterapias alapkutatastél a transzlacios alkalmazasokig
terjedd K+F lancolat nemzetkdzi élvonalbeli kivalosaganak kialakitasat és az adott tudomanyterilet
nemzetkdzi pozicidjanak megerdsitéséhez vezetett.

A GINOP-2.3.2-15 szamu palyazati kiirason tamogatast nyert, 962 017 600 forint 6sszkoltségvetési
fejlesztés 2017. aprilis 1-én indult és 2022. augusztus 31-én zarult.

A projekirél bévebb informaciot a www.brc.hu oldalon olvashatnak.
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