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116 | AUSU, NOSIES, GERKLES IR AKIU LIGU KLINIKA

GENU TERAPIJA OFTALMOLOGIJOJE IR [GIMTA
LEBERIO AMAUROZE: LITERATUROS APZVALGA

Autoré. Gabija PUIANAUSKAITE, IV kursas.

Vadovas. Doc. dr. Saulius GALGAUSKAS, VU MF Klinikinés medicinos institutas,
Ausy, nosies, gerklés ir akiy ligy klinika.

Tikslas. ApZvelgti ir iSanalizuoti naujausig moksline literatlrg apie geny terapijos
galimybes ir pritaikyma oftalmologijoje.

Metodai. Mokslinés literatliros paieSka atlikta naudojant Google Scholar, Pu-
bMed duomeny bazes. ] tyrima jtraukti pilno teksto, nemokamos prieigos straipsniai
publikuoti angly kalba 2016-2026 m.

Rezultatai. Geny terapija — inovatyvus paveldimy ir jgyty ligy gydymo metodas,
kai jvedant egzogenine genetine medZiagg modifikuojama geny ekspresija, naudojant
virusinius ir nevirusinius vektorius. Placiausiai naudojami vektoriai oftalmologijoje:
adeno asocijuoti virusai, pasizymintys maziausiu imunogeniskumu, dideliu saugumu
ir gebéjimu uztikrinti ilgalaike geny ekspresijg. Geny terapija gali biti sékmingai
taikoma akyje dél tiesioginio priéjimo ir unikaliy anatominiy, Igsteliniy, molekuliniy
mechanizmy, kurie slopina imuninj atsaka, skatina tolerancijg. Geny terapija siekiama
gydyti tinklainés, optinio nervo, ragenos ligas ir glaukomg naudojant vietinj gydyma,
intravitrealines, subretinalines ar suprachoroidalines injekcijas. Priklausomai nuo
pasirinkto gydymo metodo galimos uzdegiminés komplikacijos. Nors jos daZniausiai
sékmingai kontroliuojamos vietiniais ar sisteminiais steroidais, sunkiais atvejais gali
lemti nuolatinj regéjimo praradima.

Nepaisant didelio klinikiniy tyrimy skaiciaus, vienintelis preparatas Siuo metu
patvirtintas Europos vaisty agentiros yra voretigene neparvovec (Luxturna), skirtas
tinklainés distrofijai, asocijuotai su RPE65 geno mutacijomis, gydyti. DaZzniausia liga,
kuriai nustatomos RPE65 geno bialelinés mutacijos yra jgimta Leberio amaurozé —viena
iS sunkiausiy paveldimy tinklainés distrofijy, siejama su ankstyvu regos praradimu,
nistagmu, amaurotiniais vyzdZiais ir lemianti 20% vaiky aklumo atvejy. Geny terapijos
efektyvumg lemia RPE65 geno savybés, leidZiancCios jj efektyviai pernesti virusiniu
vektoriu, ir ligos patogenezé — tinklainés Igsteliy funkcija sutrikusi, taciau jos islieka
gyvybingos ir jy veikla gali bati atkurta. Naujausiuose klinikiniuose tyrimuose pranes-
ta apie regéjimo astrumo, perimetrijos ir tinklainés jautrumo pageréjima iki 4 mety
po gydymo, taciau ilgalaikio stebéjimo metu nustatyta, kad tinklainés degeneracija
progresuoja.

ISvados. Geny terapija — perspektyvus akiy ligy gydymo metodas, leidzZiantis
pagerinti ar atkurti sutrikusig regéjimo funkcijg. Akies anatomija ir imuninio atsako
ypatumai sudaro palankias sglygas terapijos taikymui. Nepaisant reikSmingy rezultaty,
batini tolesni tyrimai siekiant pagerinti gydymo efektyvumag ir sauguma.

RaktaZodziai. Geny terapija; oftalmologija; Leberio jgimta amaurozé.
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