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HEREDITER OPTIK NOROPATI VE HEREDITER GOZ

HASTALIKLARINDA KOK HUCRE TEDAVILERI

GiRiS

Retina ve optik sinir hastaliklarinda goriilen he-
rediter genetik bozukluklar, genellikle progresif
dogalar1 ve sonugta gérme kaybina yol agmalar:
nedeniyle 6nemli bir saglik sorunu olusturmak-
tadir. Ozellikle, retinitis pigmentosa (RP), Leber’s
Herediter Optik Noropatisi (LHON), Stargardt
hastalig1 (STGD) ve Leberin'in konjenital amo-
rozisi gibi ¢esitli hastaliklar, retina ve optik sinir
hiicrelerinin genetik olarak belirlenen bozukluk-
larina 6rnek olarak gosterilebilir.!* Hastalar i¢in
mevcut tedavi segenekleri sinirlidir ve genellikle
bu rahatsizliklarin ilerlemesini yavaslatmaktan
ok, belirtilerin hafifletilmesine yoneliktir. An-
cak, son yillarda kok hiicre tedavisindeki ilerle-
meler, bu bozukluklarin tedavisine yonelik umut
verici bir yaklagim sunmaktadir.*

HEREDITER RETINA HASTALIKLARI
VE OPTIK NOROPATI ETiYOLOJiSi

RP, ailevi bir genetik bozukluk olup, genellikle
geng yetiskinlik doneminden itibaren belirtileri
baslar ve zamanla ilerler. Goriilme siklig1 1/3000
ile 1/4000 arasinda degismektedir. RP tiim retina
distrofileri arasinda en sik goriilen gruptur.® Re-

Osman Ahmet POLAT '
Hidayet SENER 2

tinal muayene bulgular1 kemik spikiilii benzeri
retinal pigmentasyon, balmumu goriiniimiinde
optik disk ve arteriollerde incelmedir.® RP, genel-
likle otozomal dominant, otozomal resesif veya
Xe bagli kaliim yoluyla gecen genetik bir has-
taliktir” En yaygin goriillen mutasyon rodopsin
genini ilgilendirir.® Hastaligin temel belirtisi, ge-
nellikle gece korliigii ile baglayan ve zamanla pe-
riferik gorme kaybina (tiinel géorme) ve sonunda
merkezi gorme kaybina yol agan progresif gorme
bozuklugudur.®® Optik Koherens Tomografide
(OCT) ozellikle dis retinanin segmentlerinde
(fotoreseptor hiicre tabakasi) yavasca artan at-
rofi de goriiliir.'"* Elektroretinogramda ERG)
RPnin erken evrelerinde genellikle rod hiicre
fonksiyonunda belirgin azalma goriiliir. Hastalik
ilerledikge, koni hiicre yanitlar1 da etkilenir.'*"
RP hastalar1 genellikle periferik gérme alaninda-
ki daralmayi tariflerler. Tiinel gorme, hastaligin
daha ileri evrelerinde tipiktir ve sonunda merkezi
gorme de dahil olmak {izere tiim gérme alanini
etkilenir.'s"

STGD, genellikle ¢ocukluk veya geng yetis-
kinlik doneminde baglayan ve zamanla ilerleyen
genetik bir retinal hastaliktir ve en sik goriilen
juvenil makiila distorofisidir. Rod dis segmenti
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ile yaptiklar1 ¢alismalarinda subtenon uygulama
sonrasi gorme keskinligi, ERG ve gérme alani pa-
rametrelerinde olumlu etkiler bildirmislerdir.>”*

Satarian ve arkadaslar1,* ileri diizeyde RP olan
hastalarda kemik iligi mezankimal kok hiicreleri-
nin intravitreal enjeksiyonunun giivenlik agisin-
dan incelemistir. Arastirmacilar, intravitreal ke-
mik iligi mezankimal kok hiicre enjeksiyonunun
RP hastalarinda gorme fonksiyonunda belirgin
bir iyilesme saglayabilecegini gozlemlemislerdir.
Baz1 hastalarda gérme keskinligi ve kontrast du-
yarlilig1 gibi gorsel parametrelerde belirgin bir ar-
tis tespit edilmistir.

Stem Cell Ophthalmology Treatment Study
( Kok hiicre Goz hastaliklar1 tedavi galigmasti)
kapsaminda 17 RP hastasina subtenon, retrobul-
ber, + intravitreal ve takibinde intravendz olarak
otolog kemik iligi kokenli mezenkimal kok hiic-
reler uygulanmis ve yazarlar tedavinin giivenli
oldugunu, hastalikta stabilite sagladigini ve has-
talarin yarrya yakininda gorme keskinliginde
artis sagladigini bildirmislerdir.® Ayni ¢alisma
grubu 5 LHON hasta grubunda bagka bir tedavi
kolu olarak hastalara retrobulber, subtenon, int-
ravitreal ve takibinde intravendz veya pars plana
vitrektomi ile subretinal veya optik sinir i¢ine
enjeksiyon ve takibinde intravenoz olarak otolog
kemik iligi kaynakli MKH uygulamislardir. Yazar
uygulama sonrasi hastalarda gérme keskinligin-
de artis ve periferik gormede iyilesme oldugunu
bildirmislerdir.®® Olumlu sonuglara ragmen te-
davi protokoliiniin farkli uygulama yollarini ayni
anda icermesi ve heterojen olmasi bu ¢aligmalar
sonuglarin yorumlanmasinda kisitlilik olustur-
maktadir. Bunun yaninda mitokondrial bir has-
talik olan LHONa yonelik mitokondri transfer ve
genetik tedavi aragtirmalar1 devam etmektedir.®'

SONUG

Herediter retina ve optik sinir hastaliklarinda
kok hiicre tedavisi, arastirilmasi gereken ve umut
vaat eden bir potansiyel sunmaktadir. Bununla

birlikte, bu alandaki arastirmalar hala erken aga-
mada olup, etkinligin ve giivenligin klinik 6lgekte
dogrulanmasi gerekmektedir. Teknik ve etik zor-
luklarin iistesinden gelmek ve hastalar i¢in umut
vaat eden bir tedavi yontemi gelistirmek i¢in daha
fazla arastirma gerekmektedir.
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