TERAPIA GENICA

Curs:2004-2005

Programa:

TEMA 1
Bases conceptuals de la Terapia Geénica. Terapia Génica in vivo i ex vivo. Gens

terapéutics. Vectors virals i no virals.

TEMA 2
Vectors retrovirals derivats del virus de la leucémia murina. Cicle replicatiu dels retrovirus.
Obtencid de vectors retrovirals. Expressié génica a partir de vectors retrovirals.

Aplicacions.

TEMA 3
Vectors lentivirals (LV). Estructura genetica dels lentivirus. Obtencié de vectors derivats de

lentivirus. Caracteristiques. Aplicacions.

TEMA 4
Vectors adenovirics. (Ad). Estructura i organitzacio genomica dels adenovirus. Obtenci6
de vectors adenovirics. Caracteristiques. Aplicacions. Obtencidé de vectors d Ultima

generaciéo menys immunogenics.

TEMA 5
Vectors adenoassociats (AAV). Biologia dels virus adenoassociats. Obtencié de vectors

recombinants derivats de virus adenoassociats. Caracteristiques. Aplicacions.

TEMA 6
Desenvolupament de vectors virals derivats del virus de ['herpes simplex (HSV).

Caracteristiques. Aplicacions. Altres vectors virals. Possibles aplicacions.



TEMA 7
Vectors no virals (). Utilitzacié de liposomes catidnics en terapia génica. Transferéncia

génica mitjancada per polimers cationics. Transferéncia génica mitjangada per receptors.

TEMA 8
Vectors no virals (ll). Transferencia de DNA plasmidic en solucié a muscul esquelétic.
Electrotransferencia. Transferéncia de DNA plasmidic en soluci6 a fetge mitjancant

procediments hidrodinamics. Aplicacions.

TEMA 9
Encapsulaci6 de céllules manipulades genéticament per a terapia génica.

Caracteristiques de les capsules. Aplicacions.

TEMA 10
Obtencid i utilitzacio de cél.lules mares pluripotencials (Stem Cells) per a terapia. Terapia

génica i stem cells.

TEMA 11
RNA de interferencia (siRNA). Terapia geénica basada en la utilitzacidon de siRNA.

Aplicacions.

TEMA 12
Desenvolupament de models animals de malalties humanes per a |'assaig de nous

protocols de terapia génica.

TEMA 13
Terapia génica per a malalties hereditaries monogéniques (I) Immunodeficiéncies.

Malalties lisosomals. Fibrosi quistica.

TEMA 14
Terapia génica per a malalties hereditaries monogeniques (II). Hemofilia. Distrofies

musculars. Altres malalties.



TEMA 15
Terapia génica per a cancer. Immunoterapia. Utilitzacié de gens “suicides”. Terapies
antiangiogéniques. Utilitzacio de gens supressors de tumors. Utilitzacié de seqiiéncies

antisentit. Altres estratégies terapéutiques.

TEMA 16

Terapia génica per a diabetis mellitus.

TEMA 17

Terapia génica per a malalties cardiovasculars.

TEMA 18

Terapia génica per a malalties neurodegeneratives.

TEMA 19

Terapia génica per a malalties infeccioses. Sida. Hepatitis. Vacunes de DNA.

TEMA 20

Terapia génica de I'hematopoiesis.

TEMA 21

Terapia genica per malalties oculars.

TEMA 22

Terapia genica pre-natal (In Gtero)

TEMA 23
Protocols clinics. Fases. Regulacio Europea. Regulacio als USA. Aspectes étics de la

terapia genica.
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