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UN PASSO AVAIVTI
N E L L A  T E R A P I A
G E N E T I C A

Nella rivista «Nature Medicine» dell’a-
gosto 1998, degli scienziati fanno un re-
soconto sulla terapia di un gene per le
forme dominanti della degenerazione
della retina. Il gruppo di ricerca, guida-
to dal Dr.William Hauswirth e il Dr. Al-
fred Lewin,  scienziati di una fondazione
di genetica dell’università della Florida,
hanno trovato una terapia di ribozyme,
che riduce drasticamente la perdita del-
la vista in un soggetto animale con reti-
nite pigmentosa avanzata.
La funzione della cellula fotorecettrice
è del 93% più grande negli occhi tratta-
ti con il ribozyme che negli occhi non
trattati.
Il Dr. Hauswirth ha commentato:
<Questa é la prima prova della tera-
pia di ribozyme in un soggetto animale
sofferente della degenerazione della re-
tinite. 1 risultati sono molto incorag-
gianti. Per questi primi esperimenti,
abbiamo scelto un modello di roditore
con la forma più comune di retinite  pig-
mentosa dominante. Comunque, i ri-
bozymi possono essere sviluppati per
qualsiasi malattia degenerativa domi-
nari te di re tinite.
Prossimamente pensiamo di testare la
sicurezza e l’efficacia di ribozyme in al-
tri soggetti animali. Se avremo succes-
so, chiederemo l’approvazione del FDA

per iniziare la
esseri umaniu.

terapia di ribozymi sugli

Nelle malattie autosomiche dominanti, i
pazienti hanno un gene in buona salute
e funzionante e un gene con una malat-
tia che causa un cambiamento genetico.
Questo gene, produce un proteina di-
sfunzionale  che danneggia la cellula fo-
torecettrice. 1 ribozymi sono delle mole-
cole che contengono dei codici genetici
che mettono in disordine l’abili6 del
gene di produrre delle proteine danno-
se. Quando il gene malato è inattivato, il
gene che stà bene può fornire alla cellu-
la fotorecettrice le proteine necessarie.
Testando questo trattamento, il Dr.
Hauswirth ha collaborato con vari ricer-
catori, incluso il Dr. Matthew La Vail,
Direttore della fondazione centro di ri-
cerca dell’università della California a
San Francisco, e il Dr. John Flannery
dell’università della California a Berke-
ley. Con la terapia di ribozyme, i ricer-
catori hanno stabilito «la prova di prin-
cipio» per due forme di terapie di geni.
Nei lavori fatti antecedentemente, la te-
rapia di rimpiazzo di gene aveva ritar-
dato la degenerazione di retinite nei
modelli animali con forme di malattie di

caratteristiche ereditarie.
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