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Kalitsal ve sonradan edinilmis hastaliklar1 tedavi etmek ve 6nlemek i¢in gelistirilen yontemlerdir.
Hastanin belli hiicrelerinde, dokularinda veya organlarinda ilgili hastalig1 tedavi etmeye yonelik bir
genetik degisiklik yapilir. Bunun i¢in ya hatali genlerin islevleri yeniden diizenlenir ya da gen aktarimi
yoluyla hatali genler saglikli olanlarla degistirilir. Bozuk olan genin yerini alacak normal genin

DNA veya RNA molekiillerinin hiicreye ulastirilmast igin gesitli vektorler yani tastyici sistemler kullanilir.
Genleri ve genlerin kodladig: bilgiyi hedef hiicreye aktarabilme 6zellikleri nedeniyle viriisler

giiniimiizde kullanilan en etkili vektorlerdir.

Tanimlama e Yeni Genetik Bilginin

Hastaliga neden olan genin hatali DNA dizilimi KopyalanmaSI
belirlenir. Saglikli gende olmasi gereken Huicreye giren virls sitoplazmada

dogru DNA molekiilii saglikli hiicrelerden cogalarak degistirilmis DNA'yr kopyalar
izole edilerek cogaltilir. ve saglikli geni hedef hiicrenin

cekirdegine aktarirr.

Hatal geni
diizeltmesi hedeflenen
dogru DNA dizilimi

9 Vektor (Tastyici Viriis)
Dogru DNA dizilimine sahip gen, viicuda zarar vermesi ve
hastalik yapma yetenegi engellenen virlise aktarilir.

Transkripsiyon siirecinde DNA'y1 olusturan niikleotit dizisi

RNA polimeraz enzimi tarafindan bir RNA dizisi olarak kopyalanir Degistirilecek hasarh

yani DNAdan RNA'ya genetik bilgi aktanlir.
Daha sonraki asamalarda ise bu genetik bilgi bir proteine
veya peptit dizisine cevrilir.

Eklenen saglikli gen
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Degistirilmis DNA
alismaya baslayan
‘1 avi edilebilir.
Genetik Hastaliklar
Genlerde ve kromozomlarda goriilen anomaliler Bazi genetik hastaliklar gamet, sperm ve
sonucu ortaya ¢ikan, genellikle viicuttaki tim yumurta gibi tireme hiicrelerini olusturan mayoz
hiicrelerde bulunan ve déllenmeden beri var olan boéliinme sirasinda olusan kromozom
hastaliklardir. Herhangi bir gen diizgiin ¢alismayinca ve gen anomalileri nedeniyle ortaya cikar.
kodladigi protein yapisi da normal olmaz. Hatali genler ebeveynlerden dogrudan
Buna bagli olarak viicutta 6rnegin kistik fibroz, alinmis da olabilir. Bu durum, hatali genin baskin
kas distrofisi, hemofili, Akdeniz anemisi ve bagisiklik olmasi ya da iki ¢ekinik genin bir araya

sistemi zayifligi gibi cesitli genetik bozukluklar gelmesi sonucu ortaya cikabilir.

ve hastaliklar meydana gelir.
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