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Introducdo: A Terapia Génica € um processo pelo qual um gene é inserido nas células especificas de pacientes
gue necessitam de correcdo, complementacdo, ou adicdo de algum gene com objetivo terapéutico, ja que a
maioria das doencas envolve um componente genético. A técnica de transferéncia de um material genético de
um organismo para outro ja era conhecido desde 1944, onde Avery, McLeod e McCarty fizeram experimentos
com bactérias. Nas décadas de 60 e 70, tal idéia comecou parecer possivel em humanos, na medida em que
foram descobertos os mecanismos de acéo celular dos virus e, mais recentemente, a descoberta das técnicas de
DNA recombinante. Teoricamente, a técnica da Terapia Génica € muito ssmples de ser acancada, mas ela
envolve alguns passos, devendo considerar algumas caracteristicas importantes. E preciso isolar o gene e suas
seguéncias reguladoras, colocando-o dentro de um vetor eficiente e incorporando-o ao genoma celular. A
partir disto, o gene deve se tornar ativo, ndo apresentando efeitos colaterais indesgjaveis. Quanto as
caracteristicas, em primeiro lugar, necessario se faz saber se seria preferivel introduzir o gene diretamente no
organismo (terapia in vivo), ou retirar as células do individuo e depois reintroduzi-las (terapia ex vivo). O
vetor ideal deve possuir vérias caracteristicas, porém, este vetor ainda ndo pode ser criado, sendo possivel
somente a escolha de um vetor que possua boas vantagens em relacdo as desvantagens. O gene geralmente se
encontra na forma plasmidial ou viral e ainda na forma de RNA/DNA, fita simples ou dupla, podendo ser
inserido nas células por diversas maneiras. Esta escolha é feita de acordo com a patologia, célula avo,
tamanho e tipo de transgene, tempo e quantidade de expressdo gue se desgja obter. Os métodos fisicos
abrangem a microinjecéo e a eletroporagdo, que acarretam uma elevada resposta imune contra o transgene,
além da biobalistica, ou gene gun, que € muito eficiente, embora acarrete morte celular elevada. Os métodos
quimicos usam caracteristicas do DNA e da membrana celular para possibilitar a entrada do gene. Os vetores
virais sdo os mais utilizados, pois, muito embora tais sejam deficientes em replicagdo, transferem seu material
genético para as células alvo. Os mais utilizados pertencem a familia dos adenovirus, retrovirus e virus
adenoassociados e os herpesvirus. Objetivo e metodologia: por ser uma técnica nova, este trabalho visa
mostrar em que exatamente consiste, como e quais sao as aplicacOes da Terapia Génica, através de uma
revisao bibliogréfica Resultados e Conclusdo: A Terapia Génica visatratar tanto doencas hereditarias como as
adquiridas, embora tenha comegado tratando doencas monogénicas como Fibrose Cistica, Hemofilia,
Hemoglobinopatias e Distrofia Muscular. Atuamente, ela ja estd sendo direcionada para tratamento de
doencas adquiridas, como a Aids, as doencas cardiovasculares e o cancer, devido a altaincidéncia destas.
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