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Opis:

Powazne zaburzenie wzroku dramatycznie wptywa na zycie osdéb dotknietych chorobg,
utrudniajgc codzienne czynnosci i prowadzac do utraty niezaleznosci. Do tej pory stosowano rdzne
podejscia do przywracania niektérych funkcji wzrokowych u pacjentéw dotknietych chorobg, gtéwnie
organoidy siatkdwki pochodzenia ludzkiego i terapie genowe. Pierwsza bezposrednio podawana
terapia genowa oparta na wirusie towarzyszgcym adenowirusom (AAV), zatwierdzona przez
amerykanska Agencje ds. Zywnosci i Lekdw (FDA), Luxturna, znacznie poprawita widzenie pacjentéw
z dystrofig siatkdwki przy stabym oswietleniu. Niemniej jednak nadal istniejg trudnosci
z przywréceniem widzenia w wysokiej rozdzielczosci, ktére nalezy przezwyciezy¢. Celem tego
projektu jest opracowanie nowatorskiego podejscia opartego na weryfikacji koncepcji dostarczania
genow terapeutycznych przy uzyciu zmodyfikowanego wirusa wscieklizny jako wektora swoistego dla
komérek dwubiegunowych. Sugerujemy, ze specyficzne ukierunkowanie populacji komoérek, ktére
przezyly w zdegenerowanej siatkowce, zwtaszcza komoérek dwubiegunowych (BC) przez naszego
zmodyfikowanego wirusa wscieklizny (RV) lub czasteczek pseudowirusowych, pseudotypowanych
réoznymi biatkami otoczki, moze stanowi¢ nowa strategie terapii genowej w chorobach siatkéwki.
Jestesmy gteboko przekonani, ze proponowane podejscie w zastosowaniu wektora wirusowego moze
znacznie zwiekszy¢ liczbe komoérek, do ktérych, dostarczona zostanie catg grupa opsyn
bramkowanych swiattem w celu przywrdécenia wzroku.

Cel projektu:

Celem tego projektu jest opracowanie linii komdrkowych, ktére postuig do produkcji
zmodyfikowanych i specyficznych wiruséw wscieklizny oraz czgsteczek pseudowirusowych.

Wymagania:

- doswiadczenie w pracy z réznymi wirusami, takimi jak lentiwirusy, wscieklizna i AAV,
- doswiadczenie w pracy z kulturami komérkowymi,

- silne zaangazowanie i motywacja,

- wiedza z zakresu biologii komorki i siatkdwki oka,

- doswiadczenie w klonowaniu gendw i modyfikacjach komérek ssakdéw,

- podstawowe techniki biologii molekularnej
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