
Introducció 

 
La teràpia gènica consisteix en la inserció de gens 

funcionals (mitjançant vectors virals normalment) absents 

en el genoma del individu. Es realitza tant a nivell cel·lular 

o teixit amb l’objectiu de tractar una malaltia o realitzar un 

marcatge. Actualment es troba en desenvolupament, per 

tant, la informació sobre tractaments d’aquest tipus els 

trobem en assaigs clínics. 

 

La teràpia gènica te un ampli espectre d’aplicació en el 

tractament de malalties: 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

La malaltia de Parkinson es una malaltia 

neurodegenerativa, que es dona 1-2% de la població d’edat 

superior a 50 anys. Es caracteritza per la presencia de 

cossos de Lewis i la degeneració de les neurones 

dopaminergiques. A continuació el esquema següent 

mostra les vies afectades per la malaltia: 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

La nostra malaltia es una malaltia del Sistema Nerviós 

Central, si mirem els vectors virals que poden utilitzar, 

veiem la següent taula: 

 

  

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

   

 

Materials i mètodes 
  

 Teràpia gènica basada en el gen de la descarboxilasa del àcid glutàmic (GAD).  Incorporat 

directament al nucli subtalamic (SNT) amb un vector associat adenovirus (AVV).  

 

 Vector viral: AAV-GAD,  conte el ORF dels gens humans GAD65 o GAD67 sota la 

regulació del promotor de pollastre de citomegalovirus i element regulador post-

traduccional de marmota. 

 

 El tractament nomes es fa en un hemisferi del cervell, per així poder comparar entre la zona 

tractada i la no tractada. 

 

 La mesura es fa en termes de UPDRS ( Unified Parkinson’s Disease Rating Scale): 

valoració a nivell psicològic i físic de la malaltia, quant mes elevat es el seu valor mes 

avançada esta la malaltia. 

 

Resultats 
 
Es va fer un seguiment dels individus durant 12 mesos: amb mesures a temps 0, 1 mes, 3 mesos, 6 mesos i als 12 mesos. 
En els següents gràfics es mostra la evolució de la malaltia: “on” significa que a mes del vector víric es va seguir fent un 
tractament paral·lel amb medicaments, “off” sense tractament mèdic paral·lel. 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

 Per veure els resultats amb mes detall mostrem la taula següent:    Efectes secundaris observats: 
 
 
 
 

Conclusions 

 
 Observa una millora en els pacients tractats amb GAD-AVV. 

 

 La millora es millor en els tractats amb GAD-AVV i una medicació paral·lela. 

 

 No s’observa efectes secundaris greus relacionats amb la teràpia gènica. 

 

 Encara es necessita una major recerca en aquest camp per tal d'assegurar la seguretat 

dels pacients i els efectes positius del tractament. 
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Fig. 1: malalties tractades amb teràpia gènica1 

Fig. 2: Vies alterades per el Parkinson3 

Taula 1: Vectors utilitzats per el SNC3 

Fig. 3: Gràfica amb l’evolució de UPDRS durant el tractament2 

Taula 2: Resultats tractament2 Taula 3: efectes secundaris del tractament.2  


