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Ossejt terapia

* Mi az ossejt!

> ossejteknek nevezzuk azokat a sejteket,
melyek osztodasra kepesek és a kulso
korulmenyek megvaltozasara, barmilyen
szoveti sejtte kepes
(pluripotensek).

o ket fajtajuk van:
embrionalis ossejt (pl

felnott kori Ossejt (to



Ossejt terapia

» Ossejt terapia lényege MPS-ben:

> Donortol kapott Ossejt a recipiensben, a
szukseges szoveti sejte differencialodva,
termelni kezdi a hianyzo enzimet.

e fajtai:
> Csontvelo transzplantacio

> Haemopeticus Ossejt transzplantacio

> Koldokzsinor ossejt transzplantacio



Ossejt terapia

* Jelenleg ossejt terapiaval kezelheto
Mucopolysaccharidosis-ok
> MPS | (Hurler szindroma)
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Review Article

Mucopolysaccharidosis I, Il, and VI: Brief review and guidelines for treatment



Ossejt terapia

o Ossejt terapiaval jaro riziké faktorok
° immunszupressziv terapia és szteroid kezeles
szukseges a graft-vs-host reakcio
megelozéseére
fokozott fertozes veszely

szteroidok ortopédiai kom
(pl.: osteonecrosis a csipob




» Ossejt transzplantacié elétt mindig

.....

mortalitasi adatokat

* Az esetek nagy szazalekaban a sulyos
formaju MPS-ben szenvedo betegek
altalanos allapota miatt az Ossejt terapia
nem kivitelezheto

Mit lehet tenni ezekben az esetekben?



Mi az iPS (induced pluripotent stem ceII)

¢ iPS = indukalt pluripotens oOssejt

» Az ossejt funkcioert 4 gen felelos:
> Sox2

Oct4

Klif4
o C-Myc

 Amennyiben ezeket a geneket virus
segitsegevel barmely elo sejtbe juttatjuk,
pluripotens sejtte valik
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Mi az iPS (induced pluripotent stem ceII)

fibroblastok

blastocystak - :
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Mi az iPS (induced pluripotent stem ceII)

- Kazutoshi Takahashi' and Shinya Yamanaka'-**
Cell 126, 663-676, August 25, 2006

morfologia
iPS-MEF24-1-9 In vitro diferenciacio
S T

EB formation
iPS-MEF4-7 IPS-MEF10-8

Alkalikus foszfataz és SSEA1 jelolés
PSMEF47 PS-MEF10-6 In vivo diferenciacio

Teratoma formation Chimera formation




Kutatasi tervezet: |. lepes
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Kutatasi tervezet: ll. lepes

* A letrehozott iPS sejt tenyeszeten
kovetkezo vizsgalatok vegezhetoek el:

> a betegseg in vitro korulmenyek kozott
modellezheto lesz

> a sejteket a kutatni kivant szovetekke
differencialtathatjuk

o elemezhetjuk a sejt degeneracio folyamatat

o kovethetove valik az enzimterapia (ERT)
mechanizmusa

Megerthetjuk az ERT hianyossaganak okait



Kutatasi tervezet: lll. lepes

* A kapott iPS-ek genetikai modositasa:
o a hibas génszekvenciat egeszseges genkopiara
cseréljuk.
o az igy atalakitott sejtek termelni kezdik a
hianyzo enzimet.
° a tovabbiakban a sejteket a szukseges szoveti
sejte differencialtatjuk.



Felhasznalasi lehetosegek

* A genetikailag modositott iPS-k tovabbi
genallomanya a betegevel megegyezo

* Visszaultetes esetén, elmeleti sikon nem
kell tartani graft-vs-host betegsegtol

* Az immunszupressziv terapia elkerulheto,
mely nagy mertekben a csokkentheti a
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