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Idiomes dels grups

Podeu accedir-hi des d'aquest enllag. Per consultar I'idioma us caldra introduir el CODI de I'assignatura.
Tingueu en compte que la informacié és provisional fins a 30 de novembre de 2023.
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Ana Maria Carretero Romay
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Anna Maria Pujol Altarriba
Miguel Garcia Martinez

Ivet Elias Puigdomenech

Verdnica Jimenez Cenzano

Prerequisits

Graduat o graduada en el camp de Ciéncies de la Vida, per exemple:
Biologia, Bioquimica, Biomedicina, Biotecnologia, Farmacia, Genética, Medicina, Veterinaria.

Objectius

Els i les alumnes ampliaran els seus coneixements en els segiients temes:



https://sia.uab.cat/servei/ALU_TPDS_PORT_CAT.html

- Tecnologies utilitzades per la generacié d"animals transgéncis que sobreexpressin transgens o que presentin
mutacions a gens concrets del genoma (animals knockout i knockin).
- Aplicacions de la transgénesi animal en biomedicina, biotecnologia i produccié animal.

- Legislacié actual per a I'experimentacié animal.

- Anatomia i embriologia del ratoli i estudi del desenvolupament embrionari d organs per I'analisi d “alteracions
morfologiques i anatomiques en models de ratoli modificats genéticament.

- Terapia génica in vivo i ex vivo. Estudi dels diferents tipus de vectors (virals i no virals) utilitzats per la
transferéncia genica, i les seves avantatges i limitacions. Rutes d"administracioé i aplicacions de la terapia
genica en el tractament de malalties humanes hereditaries i no hereditaries.

Competencies

Biotecnologia Avancgada

Aplicar les técniques de modificacié dels éssers vius o part d'aquests per millorar processos i productes
farmaceéutics i biotecnologics, o per desenvolupar nous productes. (Especialitat biotecnologia molecular
i terapéutica)

Integrar i fer Us d'eines de biotecnologia avangada per resoldre problematiques en ambits
biotecnologics emergents.

Que els estudiants sapiguen aplicar els coneixements adquirits i la seva capacitat de resolucio de
problemes en entorns nous o poc coneguts dins de contextos més amplis (o multidisciplinaris)
relacionats amb la seva area d'estudi.

Que els estudiants sapiguen comunicar les seves conclusions, aixi com els coneixements i les raons
ultimes que les fonamenten, a publics especialitzats i no especialitzats d'una manera clara i sense
ambiguitats

Tenir coneixements que aportin la base o I'oportunitat de ser originals en el desenvolupament o
I'aplicacio d'idees, sovint en un context de recerca

Utilitzar i gestionar de manera responsable informacio bibliografica i recursos informatics relacionats
amb la biotecnologia.

Bioquimica, Biologia Molecular i Biomedicina

Analitzar els resultats de la recerca per a obtenir nous productes biotecnologics o biomedics i
transferir-los a la societat

Analitzar i explicar la morfologia i els processos fisiologics normals i les alteracions que s'hi produeixen
a escala molecular utilitzant el métode cientific.

Aplicar les técniques de modificacié dels éssers vius o part d'aquests per millorar processos i productes
farmaceutics i biotecnologics, o per desenvolupar nous productes.

Concebre, dissenyar, desenvolupar i sintetitzar projectes cientifics i biotecnologics en I'ambit de la
bioquimica, la biologia molecular o la biomedicina.

Que els estudiants sapiguen aplicar els coneixements adquirits i la seva capacitat de resolucié de
problemes en entorns nous o poc coneguts dins de contextos més amplis (o multidisciplinaris)
relacionats amb la seva area d'estudi.

Que els estudiants sapiguen comunicar les seves conclusions, aixi com els coneixements i les raons
ultimes que les fonamenten, a publics especialitzats i no especialitzats d'una manera clara i sense
ambiguitats

Tenir coneixements que aportin la base o I'oportunitat de ser originals en el desenvolupament o
I'aplicacio d'idees, sovint en un context de recerca

Utilitzar i gestionar informaci6 bibliografica i recursos informatics relacionats amb la bioquimica, la
biologia molecular o la biomedicina.

Utilitzar terminologia cientifica per a argumentar els resultats de la recerca i saber comunicar-los
oralment y per escrit.

Resultats d'aprenentatge



1. Analitzar els resultats de la recerca per a obtenir nous productes biotecnologics o biomedics i

transferir-los a la societat

2. Demostrar que coneix les diferents metodologies usades per a obtenir animals transgénics que

permeten la sobreexpressio, bloqueig o modificacio de gens enddgens de manera ubiqua o especifica

de teixit i/o induible.

Descriure els fonaments de la terapia génica in vivo i ex vivo.

4. Distingir les diferents metodologies usades per a obtenir animals transgénics que permeten la

sobreexpressio, el bloqueig o la modificacié de gens endogens de manera ubiqua o especifica de teixit
i/o induible.

5. Explicar les caracteristiques dels diferents tipus de vectors usats per a la transferéncia génica, els seus

avantatges i inconvenients, aixi com la seva utilitat per a cada malaltia o teixit.

Interpretar els resultats dels assajos clinics de terapia génica en humans.

Interpretar les alteracions moleculars o fisioldgiques d'un animal transgénic.

Proposar un protocol d'utilitzacié de terapia génica.

Que els estudiants sapiguen aplicar els coneixements adquirits i la seva capacitat de resolucié de

problemes en entorns nous o poc coneguts dins de contextos més amplis (o multidisciplinaris)

relacionats amb la seva area d'estudi.

10. Que els estudiants sapiguen comunicar les seves conclusions, aixi com els coneixements i les raons
ultimes que les fonamenten, a publics especialitzats i no especialitzats d'una manera clara i sense
ambiguitats

11. Tenir coneixements que aportin la base o l'oportunitat de ser originals en el desenvolupament o
I'aplicacio d'idees, sovint en un context de recerca

12. Utilitzar i gestionar de manera responsable informacioé bibliografica i recursos informatics relacionats
amb la biotecnologia.

13. Utilitzar i gestionar informacié bibliografica i recursos informatics relacionats amb la bioquimica, la
biologia molecular o la biomedicina.

14. Utilitzar terminologia cientifica per a argumentar els resultats de la recerca i saber comunicar-los
oralment y per escrit.

15. Visualitzar els canvis morfologics en un animal transgenic.
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Continguts

PART 1. FENOTIPATGE MORFOGOGIC DEL RATOLI
Per J. Ruberte, A. Carretero, M. Navarro i V. Nacher. Dept. Sanitat i Anatomia Animals, UAB.
1. Terminologia Anatdmica i Regions Corporals

2. Desenvolupament i Placenta

3. Osteologia

4. Artrologia i Miologia

5. Sistema cardiovascular

6. Aparell respiratori

7. Aparell digestiu

8. Organs urinaris

9. Organs genitals del Mascle i de la Femella

10. Sistema Nervios

11. Organ de la visié



12. Organ vestibulococlear

PART 2: ANIMALS TRANSGENICS | TERAPIA GENICA

Professors: F. Bosch, A. Pujol, I. Elias, M. Garcia and Verdnica Jiménez.
Dept de Bioquimica i Biologia Molecular, UAB

Part 2.1: Animals Transgénics:

1- Generacio6 d'animals transgéenics per microinjeccioé pronuclear. Aplicacions.

2- Generacio d'animals Knockout /in constitutius o condicionals (especifics de teixit i / o induibles) per Gene
Targeting en cél-lules mare embrionaries. Aplicacions.

3- Edicio Genomica mitjangant ZFNs, TALENs i CRISPR/Cas9 per a la generaci6 d'animals Knockout/in.
4- Animals clonics per transferéncia nuclear. Aplicacions.

5- Consorcis Internacionals per a la mutacié del genoma de ratoli i analisi fenotipic: Cliniques de Ratoli.
6- Gestié de colonies de ratolins transgénics. Legislacié en experimentacié animal.

7- Aplicacions dels animals transgénics en I'estudi de diabetis, obesitat, malalties hereditaries...

Part 2.2. Terapia Geénica:
1- Introducci6 a la Terapia Génica.
2- Caracteristiques dels vectors Adenovirals. Aplicacions.

3- Caracteristiques dels vectors recombinants derivats de virus adenoassociats. Aplicacions en Terapia
Genica per a la Diabetis Mellitus.

4- Terapia Geénica Ex vivo: vectors retrovirals i lentivirus. Aplicacions.

5- Terapia Génica No Viral.

6- Terapia Génica per a malalties hereditaries. Terapia Génica per Mucopolisacaridosis (MPS).

7- Edicio Genomica In vivo mitjangant Zing-Finger necleases (ZFNs)

PART 3. INTRODUCCIO | DISSENY D'ASSAJOS CLINICS DE TERAPIA GENICA PER AL TRACTAMENT
DE MALALTIES HUMANES

Per M. Chillon i A. Bosch, Departament de Bioquimica i Biologia Molecular, UAB

Ponent convidat: Ramon Alemany, Institut Catala d'Oncologia (ICO)

1- Introducci6 als assaigs clinics. Factors a considerar en el disseny d'assajos clinics de terapia génica. M
Chillon

2- Desenvolupament i produccié de vectors per a assajos clinics de terapia génica. M Chillon

3- Reglament sobre I'Us d'organismes genéticament modificats. Nivell de bioseguretat i qualitat de produccio
(condicions GMP i GLP). M Chillon

4- Assaigs clinics que utilitzen vectors no virals. M Chillon



5- Estrategies per millorar la bioseguretat i reduir la resposta immune en assajos clinics utilitzant vectors
adenovirals. M Chillon

6- Vectors adeno-associats en assajos clinics. Augment de I'especificitat del teixit utilitzant vectors AAV
pseudotipats. Resposta immune. A Bosch

7- Assaigs clinics que utilitzen vectors derivats del virusde I'herpes. A Bosch
8- Avantatges i desavantatges dels vectors retrovirals i lentivirals en assajos clinics. A Bosch

9- Assaigs clinics en curs per a malalties especifiques: hemofilia, R-talassémia, immunodeficiéncies primaries,
fibrosi quistica, distrofia muscular de Duchenne, malalties d'emmagatzematge lisosomal, malalties
neurodegeneratives, ceguesa, cancer, etc. A Bosch, M Chillon

Metodologia

Combinacié de classes, practiques de laboratori i presentacié d un projecte supervisat pel professor o la
professora.

Teoria 72%

Laboratori 11%
Treball supervisat 14%
Tutories 3%

Enquestes UAB
Es destinaran 15 minuts d'una classe per a la resposta de les enquestes institucionals de la UAB.

Nota: es reservaran 15 minuts d'una classe, dins del calendari establert pel centre/titulacio, per a la
complementacio per part de I'alumnat de les enquestes d'avaluacié de I'actuacié del professorat i d'avaluacio
de l'assignatura/modul.

Activitats formatives

Titol Hores  ECTS Resultats d'aprenentatge

Tipus: Dirigides

Classes magistrals i practiques 55 2,2 1,2,3,5,6,7,8,9,10, 11, 13, 14, 15

Tipus: Supervisades

Preparacio de treballs i practiques 44 1,76 1,2,3,5,6,7,8,9,10, 11,13, 14, 15

Tipus: Autonomes

Preparacio dZexamens i recerca bibliografica 120 4,8 1,2,3,5,6,7,8,9,10, 11,13, 14, 15

Avaluacio6

L avaluacié del modul estara basada en el treball realitzat pels o per les alumnes, |’assisténcia i participacio a
classe i a les practiques, la presentacioé oral d"un article cientific i la nota dels examens.



Per participar a la recuperacio, I'alumnat ha d'haver estat préviament avaluat en un conjunt d'activitats el pes
de les quals equivalgui a un minim de dues terceres parts de la qualificacio total de I'assignatura o modul. Per
tant, I'alumnat obtindra la qualificacié de "No Avaluable" quan les activitats d'avaluacié realitzades tinguin una
ponderacié inferior al 67% en la qualificacio final.

Important: Si es detecta plagi en algun del treballs entregats podra comportar que el o la alumne/a suspengui
el modul sencer.

Aquesta assignatura/modul no preveu el sistema d'avaluacio uUnica.

Activitats d'avaluacio continuada

Titol Pes Hores ECTS Resultats d'aprenentatge
Assisténcia a practiques (part 1) 8% 0 0 2,5,6,7,8,9, 11,12,13, 14,15
Assiténcia i participacié activa a classe 10% O 0 2,3,4,5,6,7,8,9,10, 11,12, 13, 14, 15
Defensa oral de treballs (part 2) 32% 2 0,08 1,2,3,4,5,6,7,8,9,10, 11,12, 13, 14, 15
Proves teorico-practiques (part 1 i 3) 50% 4 0,16 2,3,5,6,7,8,9,10,12, 13, 14, 15
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Transgenesis Techniques. Principles and Protocols. Edited by: Alan R. Clarke. Humana Press. 2002. (2nd
Edition).

Gene Knock-out Protocols. Edited by: Martin J. Tymms and Ismail Kola. Humana Press. 2001.
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Enllagos web

Gene Therapy Clinical Trials Worldwide www.wiley.co.uk/genmed/clinical
Human Genome Project Information
www.ornl.gov/sci/techresources/human_genome/medicine/genetherapy.shtml
The anatomy of the laboratory mouse jaxmice.jax.org/library/notes/498.html
International Society for Transgenic Technologies
www.transtechsociety.org

Transgenesis en mamiferos

www.cnb.uam.es/~transimp/index2.html

EUMORPHIA

www.eumorphia.org

TBASE (The Transgenic/Targeted Mutation Database)

http://tbase.jax.org/

Database of Gene Knockouts
http://www.bioscience.org/knockout/knockhome.htm

BioMedNet Mouse Knockout Database

http://biomednet.com/db/mkmd

Revistes especialitzades

Nature (www.nature.com)

Nature Medicine (www.nature.com/nm/)

Nature Biotechnology (www.nature.com/nbt/)

Nature Genetics (www.nature.com/ng/)

Proc. Natl. Acad. Sci. USA (www.pnas.org)

Journal Clinical Investigation (www.jci.org)

Cancer Gene Therapy (www.nature.com/cgt)

Current Gene Therapy (bentham.org/cgt)

Gene Therapy (www.nature.com/gt)

Gene Therapy & Molecular Biology www.gtmb.org/index_gtmb.html
Gene Therapy & Regulation www.vsppub.com/journals/jn-GenTheReg.html
Human Gene Therapy (www.liebertonline.com/loi/hum)

The Journal of Gene Medicine
www3.interscience.wiley.com/cgi-bin/jhome/10009391

Journal of Molecular Therapy
link.springer-ny.com/link/service/journals/00109

Journal of Controlled Release
www.sciencedirect.com/science/journal/01683659

Journal of Virology (jvi.asm.org)

Molecular Therapy www.sciencedirect.com/science/journal/15250016

Programari

No procedeix



