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Gen terapiyasinin Jsas xiisusiyyatlori

Xiilasa

Gen terapiyast, genetik xastoliklorin miialicasinds yeni iifiiglor acan, miiasir tibbin on yenilik¢i
saholorindon biridir. Bu terapiya metodu, insan genomunda doyisikliklor edorok xastaliklorin sobabini
aradan qaldirmagi vo ya simptomlarn yiingiillosdirmoyi hodofloyir. Bu yanasma genetik
xoastoliklordon, xorgongdon vo hatta bazi nevroloji pozgunluqlardan oziyyat ¢okon insanlara timid ig181
boxs edir.

Son illordo genetika sahasindoki inkigaflar tibb elminin transformasiyasina sabaob olmusdur.
Xiisusilo, gen terapiyasi insan xastaliklorinin miialicesinda inqilabi bir yanagsma kimi digqat ¢okir. Bu
terapiya metodu, xostoliklorin osas sobabi olan genetik mutasiyalarin diizoldilmosi vo ya
dayisdirilmasi vasitasile insan saglamligini barpa etmoyi hodofloyir. Bu maqalade gen terapiyasinin
asas1, hazirki vaziyyati va golocok perspektivlori arasdirilacaq.
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Main Features of Gene Therapy

Abstract

Gene therapy is one of the most innovative fields of modern medicine, opening new horizons in
the treatment of genetic diseases. This therapy method aims to eliminate the cause of diseases or
alleviate symptoms by making changes in the human genome. This approach gives hope to people
suffering from genetic diseases, cancer and even some neurological disorders.

In recent years, developments in the field of genetics have led to the transformation of medical
science. In particular, gene therapy is attracting attention as a revolutionary approach in the treatment
of human diseases. This therapy method aims to restore human health by correcting or changing
genetic mutations that are the main cause of diseases. This article will examine the basis, current
status and future prospects of gene therapy.
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Giris

Gen terapiyasi imumiyyatlo bir xostoliyi miialico etmok vo ya on azi xastonin klinik voziyyatini
yaxsilagdirmagq iiglin genetik materialin hiiceyralors kdciiriilmasi kimi miiayyon edilir.

Gen modifikasiyasina osaslanan gen terapiyasi lisulu; Xostolikloro sobob olan mutasiyalari
diizeltmok, miialice iliciin istifade olunan terapevtik genlori genomdaki xiisusi bdlgalars alava etmok
va hiiceyrayo zorarli gokildo foaliyyot gostoron mutasiyaya ugramis genlori ovoz etmok liciin istifado
olunur. Ugurlu gen terapiyasi miivafiq transgenlori ehtiva edon plazmidlorin hodof hiiceyraloro
transfeksiyasi ilo aldo edilir.

Gen terapiyasi ideyasi ilk dofo 1970-ci ildo retroviruslarin RNT-si {izorindo isloyon Martin Klayn
torofindon irali siiriiliilb. Rekombinant DNT texnologiyasinin inkisafi ilo genlorin tocrid edilmasi vo
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manipulyasiyast miimkiin olmusdur (2-4). Martin Cline 1980-ci illorin avvallarinda retrovirus osasl
gen transferinin inkisafina shomiyyatli tohfs verdi vo genlarin in vitro va in vivo yliksak effektivliklo
otiirtilo bilocayini niimayis etdirdi (Klein, Wolf, Wu, Sanford, 1987, s. 87).

Tadqiqat

Ik gen terapiyas1 1982-ci ildo talassemiya xastoliyi {igiin Martin Cline tarafindon hayata kegirilib.
Daha sonra William French Anderson vo Michael Blaese torafindon SCID (Agir Kombino Immun
Catismazlig1) tiglin ADA genini dasiyan retrovirus vektoru ilo aparilan gen terapiyasi todqiqatlart
naticosindo iki usaq miialico olundu (Ibraheem, Elaissari, Fessi, 2014, s. 77).

Gen terapiyasinin asas prinsipi, genetik materiali insan hiiceyralorina daxil etmak vo bu genlorin
funksiyalarini doyisdirarok xostoliklori miialico etmokdir. Bunun {i¢iin istifads edilon iisullar arasinda
asagidakilar yer alir:

Genetik materialin diizgiin secimi-Gen terapiyasi spesifik genetik materialit (DNT vo ya RNT-
nin) miilahizoli vo doqiq secilmosini tolob edir. Bu, xostoliklorin monbasini anlamaq vo onun
ohdasindan galmok ii¢iin vacibdir. Hor bir genetik miidaxilonin magsadi ya defektli geni ovoz etmok,
ya da funksiyasini barpa etmokdir (Auerbach, 2004, s. 90).

Dasyict Sistemlorin (Vektorlarin) secimi-Gen terapiyasiniii osas prinsiplorindon biri effektiv
dastyict sistemin istifadesidir. Viral vo geyri-viral vektorlar genetik materiali hodof hiiceyralora
dasimaq i¢iin istifads olunur. Viral vektorlar (adenovirus, lentivirus kimi) effektivliklo secilor, lakin
immun cavab tohliikesi dasiyir. Qeyri-viral metodlarin istifadosi do arasdirilir.

Hoadsf Hiiceyranin miiayyan edilmasi-Gen terapiyasi hodof hiiceyralorin doqiq miiyon edilmasini
nozords tutur. Bu proses hodof geni dasiyan hiiceyralorin 6zolliklorini dyronmoyi vo genetik
dayisikliklorin miimkiin tesirlorini prognoz etmayi ehtiva edir (Gordon, Scangos, Plotkin, Barbosa,
Ruddle, 1980, s. 89).

Genetik Modifikasiyanin texnikasi-Genetik miidaxilononin doqiqliyi linvanlanmasi vacibdir.
CRISPR-Cas9 kimi metodlar genetik doyisikliklorin doqiqgliyini ohomiyyatli doracads artirir. Bu
texnologiyalar vasitasilo genetik kodun spesifik sahasi doyisdirilir, silinir va ya avaz olunur.

Etik va tahliikasizlik aspektlori-Gen terapiyasinin istifadosi etik vo tohliikesizlik baximindan
ciddi miidafist tolob edir. Xiisusilo insan genomuna miidaxilonin potensial yan tosirlori vo genetik
doyisikliklorin irsi yolla kegmo ehtimali etik m etik m\uOOfzakiralors sobab olur (Mehier-Humbert,
Guy, 2005, s. 55).

Klinik tatbiq va effektivliyin qiymatlandirilmasi-Hor bir gen terapiyasi strategiyasi klinik sinoglor
vasitasilo qiymotlondirilmolidir. Effektivliyin toyini, potensial yan tosirlorin Oyronilmasi vo
uzunmiidatli naticalorin 1zlonmasi terapiyanin genal istifadasi tigiin vacibdir (Sobirova, 2022, s. 76).

Gen terapiyasinin asas totbiq sahasi genetik xostoliklorin miialicosidir. Bu texnologiya, toskili
pozulmus genlori diizoltmoklo xastolik simptomlarini azaltmaq ve ya tamamilo aradan qaldirmaq
ticlin istifado olunur (Wang, Joshi, Lu, 2004, s. 44).

Gen terapiyasi, xar¢ong xastoliklorinin hom miialicasinds, hom do profilaktikasinda timidverici
bir yanasmadir. Alzheimer, Parkinson vo Huntington xastoliklori kimi nevroloji pozuntular gen
terapiyasi totbiq olunmagqla miialica edilo bilor. Bu texnologiya vasitasile:

Bozi genetik pozuntular1 diizeltmok {i¢iin gen terapiyasi kissisado totbiq edilir. Bu yanagma
genetik profilaktika, ana batnindo miialico kimi sahslords istifade olunur (Williams, Johnston, Riedy,
DeVit, McElligott, Sanford, 1991, s.66).

Gen terapiyasi tibb alominin bir ¢ox sahasindo inqilabi doyisikliklors yol agmigdir. Giilocok illordo
bu texnologiyanin daha genis istifadosi timid olunur, bu da xastaliklorin miialicasindo yeni ¢orhalorin
yaranmasina sabab olacagq.

Gen terapiyasi, tibbin miiasir sahalorindon biri olaraq, genetik xastaliklorin miialicasi vo garsisinin
alinmasinda miihiim irsliloyislora sobob olmusdur. Bu terapiya metodunun osas mogsadi xastoliyo
sabab olan genetik doyisikliklori diizoltmak, zorarli genlori deaktivasiya etmok vo ya saglam genlori
olava etmokdir (Chuah, Collen, VandenDriessche, 2003).

Gen terapiyast irsi xostoliklorin miialicesinde inqilabi yanagma toklif edir. Genetik mutasiyalar
noticosinds yaranan xostaliklorin, masalon, hemofiliya, kistik fibroz vo ya talassemiya kimi
problemlorin miialicasindo gen terapiyasi xiisusi effektivlik niimayis etdirir. Bu metod ononavi
miialicolordon forgli olaraq, problemin kokiing tosir edorok xastaliyin tamamils aradan qaldirilmasini
tomin edo bilor (Lechardeur, Sohn, Haardt, Joshi, Monck, Graham, et al., 1999).
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Gen terapiyasi, hor bir fordin genetik qurulusunu nozoro alaraq daha doqiq vo fordilogdirilmis
miialico tomin edir. Bu yanasma, miixtolif xastaliklora qarst on uygun va effektiv terapiya ndviiniin
se¢ilmosine imkan yaradir. Noticodo, miialiconin ugur faizi artir vo yan tosirlor azalir.

Ononovi miialico metodlarinin ¢atinlik ¢okdiyi bozi xroniki xostoliklor, masalon, Parkinson
xostoliyi, Alzheimer xastoliyi vo bazi xorgcong ndvloeri {igiin gen terapiyasi timidverici bir alternativ
toklif edir. Bu texnologiya vasitasilo hiiceyralorin funksiyasi barpa olunur va xastaliklors garsi daha
davamli hollor oldo edilir (Hofmann, Zakhartchenko, Weppert, Sebald, Wenigerkind, Brem, et al.,
2004, s. 37).

Gen terapiyasi yalniz fordi xastaliklor deyil, hom do pandemiya va ya nadir xastaliklor kimi qlobal
saglamliq problemlorinin halli iigiin yeni {ifiiglor agir. Viruslar vasitasilo genetik doyisikliklor etmok
imkani genetik osasli immunoterapiyalarin inkisafina sorait yaradir.

Gen terapiyasi, genetik materialin doyisdirilmasi yolu ilo xostoliklorin miialicasi vo ya
profilaktikasi {i¢iin inqilabi bir yanasmadir. Bu texnologiya ciddi genetik xostoliklords, miitoraqqi
nevroloji pozgunluglarda va hatta bazi xorgong ndvlorinds effektiv bir holl kimi ortaya ¢ixir. Bununla
birlikds, gen terapiyasinin istifadesinde shomiyyatli ¢atinliklor vo risklor mévcuddur. Bu maqalado
gen terapiyasinin potensial manealori vo risk faktorlari iizerinde dayanacagiq.

Gen terapiyasi texnologiyasi nisboton yenidir vo kompleksdir. Doaqiq gen doyisikliklorinin
aparilmasi tiglin miitoossir metodologiyalarin hals ds inkias etdiyini qeyd etmok vacibdir. Xiisusilo
spesifik geno istigamatlondirmok, gen ifadosini nizamlamaq vo ziyanin minimuma endirilmosi
texnoloji bir problemdir (Williams, Johnston, Riedy, DeVit, McElligott, Sanford, 1991, s. 10).

Genetik materiali hiicrolors dagimaq ti¢iin effektiv dasiyicilar vacibdir. Virus asasl dasiyicilar cox
vaxt istifado olunsa da, onlarin immunitet sistemi iizerinde yaratdig1 potensial reaksiyalar ciddi bir
maneadir. Homginin qeyri-virus dastyicilarin effektivliyi ¢ogu vaxt mohdud olur.

Hor gen terapiyast metodu spesifik mutasiyalara fokuslanir. Xostonin genetik profilinin tam
anlagilmasi vo terapiyanin diizgiin xasto qrupu iizerinde sinanmasi ¢atin bir prosesdir.

Gen terapiyasi prosedurlari bahalidir va bu, ¢ox xostonin bu texnologiyadan istifade etmasini
cotinlogdirir. Bundan basqa, terapiyani hoyata kecirmok {iciin ixtisaslasmis miitoxossislorin
catigsmazlig1 problemlor yarada bilir (Uchida, Shimatsu, Onoe, Matsuyama, Niki, Ikeda, et al., 2001,
s.43).

Gen terapiyasi bazon gézolonmoyan yan tosirlora sabob ola bilor. Mutasiya edilmis genin hoddon
artiq ifado olunmasi ya da geyri-spesifik yerlora daxil olmas1 toksik tosirlor yarada bilar.

Bozi xostolorda gen terapiyasini togvig etmak ticiin istifads olunan virus va ya sintetik dastyicilar
immun sistem hodof ala bilor. Bu, sidam1 yan tasirlors va terapiyanin somoarasizliyine sobab ola biloar.

Genetik materialin qeyri-diizgiin yerlors inteqrasiyast hiiceyra dovrasini pozaraq xorgong riskini
artira bilor. Bu, xtlisuson usaqlar kimi daha hassas qruplar arasinda ¢ox vacibdir.

Gen terapiyasinin uzunmiidotli tosirlori hols do tam aydin deyil. Bu, naticalorin nozarstdo
saxlanmasi vo doqiqlikle qiymetlondirilmosi ehtiyacin artirir.

Elm adamlar1 gen terapiyasini daha da inkisaf etdirmak {i¢iin intensiv tadqiqatlar aparir. CRISPR-
Cas9 texnologiyast kimi gen redaktosi vasitolori, genetik xostoliklorin miialicasinds inqilabi
dayisikliklor yaradir. Bununla yanagi, gen terapiyasinin daha tohliikesiz, ucuz vo slgatan olmasi {igiin
beynolxalq soviyyado omokdasliglar davam edir.

Gen terapiyast, insan saglamligin1 qorumagq vo xastoliklorlo miibarizo aparmagq {igiin yeni tifiiqlor
acir. Bununla belo, texnologiyanin tam potensialini reallasdirmagq {i¢iin elmi, etik vo iqtisadi ¢cagiriglar
diggotlo hall edilmalidir. Galocokdo gen terapiyasinin daha genis totbiq saholori tapacagi vo insan
hayatinin keyfiyyatini ohomiyyatli deracado artiracagi gézlonilir (World Health Organization, 1998).

Natico

Gen terapiyasi yalniz tibbi bir inqilab deyil, hom do insan saglamligina olan baxisimizi kokiindon
dayisdiron bir iimiddir. Elm va texnologiyanin bu sahads inkisafi ilo daha ¢ox insan ii¢iin yeni miialica
yollar1 agilacaq.

Gen terapiyast miiasir tibbin golocoyini formalasdiran on perspektivli sahalorden biridir. Bu
texnologiya xostaliklorin koklii hallini tomin edarak insan saglamligini yaxsilasdirmaqda miihiim rol
oynayir. Bununla yanasi, texnologiyanin daha da tokmillogdirilmasi vo genis totbiqi ilo gen
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terapiyasinin daha olgatan vo effektiv olacagi gdzlonilir. Bu sahonin inkisafi, yalniz xastolor iigiin
deyil, hom do timumi saglamliq sistemlari {igiin boyiik tistlinliiklor toqdim edir.
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