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Prerequisits

No existeixen prerequisits per cursar aquesta assignatura. Tot i aixi, &és aconsellable per a facilitar el bon
seguiment de la mateéria per part de I'alumne/a i I'assoliment dels resultats d'aprenentatge plantejats que
I'alumne/a tingui coneixements previs de Biologia Cel.lular, Genética, Biologia Molecular i Tecnologia del DNA
Recombinant.

Es aconsellable també que els/les alumnes tinguin coneixement basic d'anglés per tal de poder utilitzar fonts
d'informacié del camp, que es troben basicament en aquest idioma.

Objectius

Els objectius de I'assignatura de Terapia génica i cel-lular se centraran en proporcionar a I'alumne/a
coneixements en la manipulacié genica de les cél-lules amb finalitat terapéutica i tecnologies associades. Aixi,
els continguts de la matéria seran: Descripcio de la terapia génica in vivo i ex vivo; estudi dels diferents
vectors utilitzats per a la transferéncia génica, tant virals com no virals, les seves avantatges i desavantatges,
les vies d'administracio i les aplicacions al tractament de malalties humanes hereditaries i no hereditaries.
Descripcio de terapia cel-lular. Trasplantament de cél-lules somatiques diferenciades (illots, hepatocits,
medul-la 0ssia). Trasplantament de cél-lules mare pluripotencials (embrionaries i adultes). Fonts cel-lulars per
a la terapia cel‘lular. Aplicacions terapéutiques de la terapia cel-lular. Aspectes de bioseguretat, étics i legals
de la terapia cellular en humans.

Competencies



® Actuar amb responsabilitat etica i amb respecte pels drets i deures fonamentals, la diversitat i els valors

democratics.

® Actuar en I'ambit de coneixement propi avaluant les desigualtats per rad de sexe/génere.

® Actuar en I'ambit de coneixement propi valorant I'impacte social, economic i mediambiental.

® Assumir un compromis étic

® Definir la mutacio i els seus tipus, i determinar els nivells de dany génic, cromosomic i genomic en el

material hereditari de qualsevol espécie, tant espontani com induit, i avaluar-ne les consequéncies.

® Demostrar que es comprenen les bases genétiques del cancer.
® Demostrar sensibilitat en temes mediambientals, sanitaris i socials.
® Descriure i interpretar els principis de la transmissioé de la informacié genetica a través de les

generacions.

® Descriure l'organitzacio, I'evolucio, la variacié interindividual i I'expressio del genoma huma.
® |ntroduir canvis en els métodes i els processos de I'ambit de coneixement per donar respostes

innovadores a les necessitats i demandes de la societat.

® Percebre la importancia estratégica, industrial i economica de la genética i de la genomica en les

ciéncies de la vida, la salut i la societat.

® Prendre la iniciativa i mostrar esperit emprenedor.
® Saber comunicar amb eficacia, oralment i per escrit.
® Tenir capacitat d'analisi i de sintesi.

Resultats d'aprenentatge

. Actuar amb responsabilitat ética i amb respecte pels drets i deures fonamentals, la diversitat i els valors

democratics.

2. Actuar en I'ambit de coneixement propi avaluant les desigualtats per ra¢ de sexe/génere.

3. Actuar en I'ambit de coneixement propi valorant I'impacte social, econdmic i mediambiental.

4. Assumir un compromis étic

5. Demostrar que es comprenen les bases genétiques del cancer.

6. Demostrar sensibilitat en temes mediambientals, sanitaris i socials.

7. Descriure I'estructura i la variacié del genoma huma des d'una perspectiva funcional, clinica i evolutiva.

8. Determinar la base genética i calcular el risc de recurréncia de malalties humanes.

9. Introduir canvis en els métodes i els processos de I'ambit de coneixement per donar respostes
innovadores a les necessitats i demandes de la societat.

10. Prendre la iniciativa i mostrar esperit emprenedor.

11. Reconéixer la importancia estratégica dels avengos genétics en I'ambit de la salut humana,
especialment les aplicacions de la genomica a la medicina personalitzada, la farmacogendmica o la
nutrigendmica.

12. Reconéixer les anomalies géniques, cromosomiques i genomiques humanes i avaluar-ne les
consequencies cliniques.

13. Saber comunicar amb eficacia, oralment i per escrit.

14. Tenir capacitat d'analisi i de sintesi.

Continguts

A les classes de teoria s'impartiran els segtents continguts o temari:

TEMA 1

Bases conceptuals de la Terapia Génica. Terapia Génica in vivo i ex vivo. Introduccié a la Terapia Cel.lular.

TEMA 2

Vectors retrovirals derivats del virus de la leucemia murina. Cicle replicatiu dels retrovirus. Obtencié de vectors
retrovirals. Expressié génica a partir de vectors retrovirals. Aplicacions.



TEMA 3

Vectors lentivirals (LV). Estructura genética dels lentivirus. Obtencié de vectors derivats de lentivirus.
Caracteristiques. Aplicacions.

TEMA 4

Vectors adenovirics. (Ad). Estructura i organitzacié gendmica dels adenovirus. Obtencié de vectors
adenovirics. Caracteristiques. Aplicacions. Obtencié de vectors d ultima generacié menys immunogeénics
(HD-Ad). Adenovirus oncotitics.

TEMA S

Vectors adenoassociats (AAV). Biologia dels virus adenoassociats. Obtencié de vectors recombinants derivats
de virus adenoassociats. Caracteristiques. Apficacions.

TEMA 6

Vectors no virals (1). Utilitzacio de liposomes cationicsen terapia génica. Transferéncia génica mitjangada per
polimers cationics. Transferéncia génica mitjangada per receptors.

TEMA 7

Vectors no virals (). Transferencia de DNA plasmidic en solucié a muscul esqueletic. Electrotransferéncia.
Transferéncia de DNA plasmidic en solucié a fetge mitjangant procediments hidrodinamics. Aplicacions.

TEMA 8
RNA d'interferéncia (siRNA). Terapia génica basada en la utilitzacié de siRNA. Aplicacions.
TEMA 9

Modificacié génica mitjangant "Zinc-finger nucleases" i altres "nucleases" i altres "Meganucleases". Aplicacio al
camp de la terapia génica.

TEMA 10
Terapia Génica ex vivo; Ceél.lules mare hematopoietiques.
TEMA 11

Introduccio a les Cél-lules Mare Embrionaries (ES cells). Diferenciacié d'ES cells. Aplicacions cliniques de les
ES cells.

TEMA 12

Cél.lules Mare Adultes i les seves aplicacions.

TEMA 13

Reprogramacid i Induced Pluripotent Stem Cells (iPS).
TEMA 14

Terapia genica per a malalties hereditaries monogeniques: Immunodeficiéncies. Malaltieslisosomals. Fibrosi
quistica. Malalties oculars. Hemofilia. Distrofies musculars. Altres malalties.

TEMA 15

Terapia génica per a cancer. Immunoterapia. Utilitzacio de gens "suicides". Terapies antiangiogéniques.
Utilitzacié de gens supressors de tumors. Utilitzacié de seqliéncies antisentit. Altres estratégies terapéutiques.



TEMA 16

Terapia genica per a diabetis mellitus. Terapia génica per a malalties cardiovasculars. Terapia génica per a
malalties neurodegeneratives. Terapia genica per a malalties infeccioses: Sida, Hepatitis. Vacunes de DNA.

TEMA 17

Terapia cel.lular per la regeneraci6 de I'és i cartileg.

TEMA 18

Terapia cel.lular per a la regeneracié de la pell. Terapia cel.lular per la regeneracié de malalties oculars.
TEMA 19

Terapia cel.lular per Parkinson i altres malalties del Sistema Nervios Central.

TEMA20

Terapia cel.lular per la diabetis i malalties cardiovasculars.

TEMA 21

Protocols clinics de terapia génica i/o cel.lular. Fases. Regulacié Europea. Regulacié als USA. Aspectes étics
de la terapia genica i cel.lular.

A les classes de practiques es plantegen tres exercicis. En el primer es tracta d'un treball de disseny d'una
estratégia de terapia génica o cel-lular per una malaltia des de la prova de concepte fins al estudis clinics amb
pacients humans. Serveix com a treball de sintesis de tots els coneixements explicats a les classes teoriques.
En el segon es tracta de tenir una experiéncia practica de la utilitzacié de animals en els estudis de terapia
geénica i cel-lular. Veiem métodes d'administracié de diferents vectors. En el tercer exercici els mostrem als
alumnes com realitzar una hepatectomia parcial per a terapies géniques dirigides a fetge.

Contingut de les practiques de laboratori:

-Disseny d'una estratégia de terapia génica o cel-lular. Discussio de les diverses opcions.
-Introducci6 a la utilitzacié d'animals en els estudis de terapia génica i cellular.

-Métodes i vies d'administracio de vectors virals i no virals.

*Llevat que les restriccions imposades per les autoritats sanitaries obliguin a una prioritzacié o reduccio
d'aquests continguts.

Activitats formatives i Metodologia

Titol Hores ECTS Resultats d'aprenentatge

Tipus: Dirigides

Classes practiques 12 0,48 4,14,13,6, 10
Classes teoriques 34 1,36 4,14, 13,6, 10
Presentacié oral de treballs 9 0,36 4,14, 13,6, 10

Tipus: Supervisades




Tutories 5 0,2 4,14,13,6, 10

Tipus: Autonomes

Presentacié oral de treballs 10 0,4 4,14, 13,6, 10

Temps d'estudi individual 74 2,96 4,14,13,6, 10

L'assignatura de Terapia Genica i Cellular consta de classes teoriques, classes practiques, i presentacions
orals de treballs tutoritzats. Les activitats formatives de I'assignatura es complementen.

Classes de Teoria:

El contingut del programa de teoria sera impartit principalment pel/la professor/a en forma de classes
magistrals amb suport audiovisual. Les presentacions utilitzades a classe pel/la professor/a estaran a
disposici6 dels/les alumnes al Campus Virtual/Moodle de I'assignatura. Aquestes sessions expositives
constituiran la part més important de I'apartat de teoria. S'aconsella que els/les alumnes consultin de forma
regular els llibres i enllagos recomanats a I'apartat de Bibliografia d'aquesta guia docent i al Campus
Virtual/Moodle per tal de consolidar i clarificar, si és necessari, els continguts explicats a classe.

Practiques de laboratori:

Les classes practiques estan dissenyades perqué els/les alumnes integrin d'una manera experiencial els
coneixements impartits en les classes tedriques, tinguin una experiéncia directa del maneig d'animals
d'experimentacio en aquests estudis i visquin I'emocio de la recerca.

Es tracta de 3 sessions de 3h cadascuna (de 15h a 19h), treballant en grups de 2 persones sota la supervisié
d'un/una professor/a responsable. Les dates dels diferents grups de practiques i els laboratoris es podran
consultar amb la suficient antelacié al Campus Virtual/Moodle de l'assignatura.

L'assisténcia a les classes practiques és obligatoria.

El Manual de Practiques estara disponible en el Campus Virtual/Moodle. A cada sessi6 de practiques, és
obligatori que I'alumne/a porti: la seva propia bata, un boligraf i el Manual de Practiques.

Presentacions orals de treballs

Els/les alumnes prepararan i realitzaran una presentacié oral, davant de la classe, d'un treball de recerca
actual, relacionat amb la terapia génica i cel-lular i publicat en revistes cientifiques internacionals. La
preparacié d'aquesta exposicié sera en grups de 2 alumnes i sera tutoritzada. L'exposicié oral sera de 10
minuts, repartits equitativament entre els integrants del grup, més 5 minuts per preguntes (total 15 minuts).
L'objectiu és que els/les alumnes s'habituin a la recerca de publicacions cientifiques, la seva lectura i
interpretacio, i si s'escau visio critica, de grafiques, taules i resultats, de manera guiada. D'altra banda, els
alumnes també aprofundiran en les aplicacions actuals de la tecnologia d'animals transgenics.

Tutories

Les presentacions orals de treballs estan tutoritzades. A més, a peticié dels/les alumnes es realitzaran tutories
individuals al llarg de I'assignatura. L'objectiu d'aquestes sessions sera el de resoldre dubtes, repassar
conceptes basics i orientar sobre les fonts d'informacié consultades i sobre com fer una exposicié cientifica en
public.

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/titulacid, per a la
complementacié per part de I'alumnat de les enquestes d'avaluacié de I'actuacié del professorat i d'avaluacio
de l'assignatura/modul.

Avaluacio6

Activitats d'avaluacio continuada

Titol Pes Hores ECTS Resultats d'aprenentatge
Assisténcia a la presentacio oral de treballs d'investigacié 10% O 0 4,14,13,6, 10

Examen de les classes de practiques de laboratori 15% 1 0,04 4,14,13,6, 10

Examen teoric final 50% 3 0,12 4,14,13,6,7,8,12,11,5,10
Exercici d'autoaprenentatge 10% 1 0,04 4,14,13,6, 10

Presentacié oral de treballs d'investigacio 15% 1 0,04 1,4,14,13,6,9,3,2,10

Per a superar I'assignatura sera imprescindible obtenir una qualificacié final igual o superior a 5 punts (sobre
10) i haver assistit a les practiques. Les activitats d'avaluacié programades sén:

1.- Un examen teoric final

Comptara un 50% de la nota final (5 punts sobre 10). Consisteix en un examen final, amb preguntes tipus test
(Veritat o Fals), referents a la matéria impartida a les classes tedriques. Es requerira obtenir una nota minima
de 2,5 punts sobre 5 en aquest examen per aprovar l'assignatura.

Hi haura un examen teoric de recuperacié de I'assignatura, amb les mateixes caracteristiques que I'examen
teoric final, pels/per les alumnes que no I'hagin superat.

2.- Un examen de les classes de practiques de laboratori

Comptara un 15% de la nota final (1,5 punts sobre 10). Consisteix en un examen amb preguntes tipus test
(Veritat o Fals). Es realitzara el mateix dia que es faci 'examen de teoria.

L'assistencia a les sessions practiques (o sortides de camp) és obligatoria. L'alumnat obtindra la qualificacié
de "No Avaluable" quan I'absencia sigui superior al 20% de les sessions programades.

3.- Exercici d'autoaprenentatge

Comptara un 10% de la nota final (1 punt sobre 10), Consisteix en un exercici que I'alumne/a haura de
desenvolupar pel seu compte. Estara disponible al Campus Virtual a finals d'abril.

4.- Presentaci6 oral de treballsd'investigacio

Comptara un 15% de la nota final (1,5 punts sobre 10). S'avaluara la presentacio oral del treball a cada
alumne/a

5.- Assisténcia a la presentacio oral de treballs d'investigacio




Comptara fins a un 10% de la nota final (1 punt sobre 10). S'avaluara tant I'assisténcia com la participacio en
les discussions cientifiques de les sessions, seguint el barem:

Assisténcia 90-100% = 1 punt
Assisténcia 80-89% = 0,8 punts
Assisténcia 70-79% = 0,7 punts
Assisténcia 60-69% = 0,6 punts
Assisténcia 50-59% = 0,5 punts
Assisténcia 0-49% = 0 punts

6.- La revisio de la qualificacio dels examens de teoria i de practiques es realitzara de forma presencial un dia i
una hora comunicats via campus virtual, uns dies després de la publicacio de les notes.

Avaluacio unica: L'examen de teoria i practiques es realitzara el mateix dia. L'assisténcia a classes de
practiques és obligatoria. Per a la presentacié oral de treballs de recerca, en cas que TOT EL GRUP que
realitza la presentacio estigui acollit a I'avaluacio unica, el grup podra realitzar la presentacio oral el mateix dia
de I'examen teoric i practic, una vegada finalitzat I'examen. Els alumnesque s acullin a avaluacio unica i que
no puguin assistir a les presentacions orals, podran aconseguir de forma opcional el punt d assisténcia a les
presentacions orals de treballs d’investigacio realitzant un analisi d"un article o una activitat relacionada amb
la tematica de I'assignatura, el mateix dia de I'examen una vegada finalitzat I'examen.
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Programari

No procedeix



Llista d'idiomes

Nom Grup Idioma Semestre Torn
(PLAB) Practiques de laboratori 441 Catala/Espanyol segon quadrimestre tarda
(PLAB) Practiques de laboratori 442 Catala/Espanyol segon quadrimestre tarda
(PLAB) Practiques de laboratori 443 Catala/Espanyol segon quadrimestre tarda
(PLAB) Practiques de laboratori 444 Catala/Espanyol segon quadrimestre tarda
(PLAB) Practiques de laboratori 445 Catala/Espanyol segon quadrimestre tarda
(PLAB) Practiques de laboratori 446 Catala/Espanyol segon quadrimestre tarda
(SEM) Seminaris 441 Catala/Espanyol segon quadrimestre mati-mixt
(TE) Teoria 44 Catala/Espanyol segon quadrimestre mati-mixt




