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1. Giris

GUnUmuzde pekcok hastaligin tedavisinde geleneksel yontemler kullanil-
makla beraber, farmakolojik tedavi yontemlerini kullanamadigimiz hastaliklar
da bulunmaktadir. Ozellikle genlerdeki bozukluklara bagli olarak ortaya cikan,
bu genlerin kodladigi proteinlerin bozuk veya islevsiz olmasi nedeniyle gelisen
hastaliklar glincel tedavi yontemleri ile tedavi edilemeyen, “Nadir Hastaliklar”
olarak siniflandirilir ve bu hastaliklarin tedavisi ancak bu gen defektlerinin diizel-
tilmesi ile miimkdin olabilir. Bu noktadan yola cikarak ortaya atilan ve genetik te-
melli hastaliklari tedavi etme ya da fiziksel etkilerini azaltma amaciyla hastanin
vicuduna saglikl genetik materyalin sokulmasi fikri, tip tarihindeki en énemli
devrimlerder birisi olmustur. Bu fikir sonucu ortaya ¢ikan “Gen Tedavisi” genel
anlamda, genetik temele dayanan bir hastaligl tedavi etmek veya bozuk olan
proteinin neden oldugu klinik durumu diizeltmek amaciyla dogru sifreleri igeren
genetik materyalin cesitli yontemler kullanilarak hastaya transfer edilmesi ola-
rak tanimlanabilir. ilk baslarda genetik hastaliklarin tedavisi amaciyla planlanan
gen tedavisi artik sadece genetik hastaliklari degil ayni zamanda kanser, AIDS
gibi diger pek ¢ok hastaligin tedavisi icin de kullanilmaya baslanmistir.

insan Genom Projesinin tamamlanmasiyla genlerin tanimlanmasi ve gene-
tik mihendisliginde kaydedilen dnemli gelismeler sonunda bilim insanlari ar-
tik hastaliklarla savasabilmek ve onlardan korunabilmek icin genetik materyali
degistirmeyi basarmislardir. gen tedavisi’nin temel amaci, hiicrelerin hastaliga
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