Tényleg ez lehet a jovo?

Ha olyan kérdés foglalkoztat, mint ,,A génterapia valoban a jovot jelenti-e? , bizonyara arra is
kivancsi vagy, hogy mindez mikor, hol és miért sziiletett, kinek az agyament 6tlete volt, jo-¢ ez
nekiink satdbbi, satobbi... Szdval, azt szeretnéd, hogy irjam le pontrdl pontra, betilirdl betilire
azt, ami a konyvekben 4all, mintha Te nem tudnad ugyanezt elolvasni a Webbetegrdl... Kosz,
nem. Inkabb elmesélem azt, hogy Alsogénfalvan, hogyan mennek a dolgok, mit gondol a ,,nép”,

¢s mi jatszodik le az emberek kozott nap, mint nap.

-Ezek a nyavalyasok! Beszélnek siiletlenségeket! - kiabalta a pocakos Ur a kerités
mogiil, aki a cukormentes kolatol azott wjsaglapokbdl probalta a szavakat kivenni, és
kontextusba helyezve értelmezni Oket.

-Joco bécsi, baj van? Miért kiabalt? - kérdezi egy vékony, dallamos hang a nagy, egykor
biikkfa szinli, ma mar kopottas kerités mogiil.

Az Oregur tarva nyitva hagyta az ajtot, utat engedve frissen siilt pogacsa illatanak, amit
egy gondos feleség két keze munkéja tudhatott magaénak. Marika néni csindlta a kornyék
legizletesebb siiteményeit, és ezt mindenki tudta. Még az a 13 éves kis tuddspalanta is, aki az
imént zavarta meg a szomszédot, és akit tudat alatt az a remény csalogatott ki, hogy megkinaljak
a harapnivaldval, és taldn hall vagy mondhat egy-két izgalmas torténetet.

-Jajj, Viola! Draga gyermek, ezt Te nem értheted. Ezek olyan tudoményos témak, még
én sem értem igazan, de egy biztos, ennek a dolognak a szeme se all jol! - mondta Génessy H.
Jozsef, akinél - nem csak a helyi legenda szerint - nem volt a bolygdnkon szkeptikusabb ember,
bar professzori cime nem errdl arulkodott. Az irigyei azt besz¢€lték, olyan 6reg, hogy mikor a
Foldet még laposnak gondoltak az emberek, 6 azt vallotta, hogy gémb alaku, és mikor mar
mindenkit meggydztek, hogy valdjadban forgési ellipszoid, akkor 6 mar a geoid hivék tadborat
erOsitette.

-066, mar értem! Megint a Fold alakjarol olvas, igaz?

-Ez sokkal rosszabb, Aranyom! A génterdpiar6l! Hihetetlen dolgokkal traktaljak
szegény fejlinket, és senki nem tesz semmit! Azt irjak, ez Iehet a j6v0... na persze, hiszem, ha
latom!

-De Joco bacsi, ebben tényleg van valami. Pont most olvastam a konyvtarban a

,Feltorekvo orvostudomany ifja kalandoroknak™ cimii lexikont, és abban irtak rola. El6szor



nem adtam neki tal sok esélyt, de kellemesen csaldédtam, és elmorfondiroztam magamban:
Ebben lehet a jové? Igy hét tovabb olvastam, és szilardan kijelenthetem, hogy IGEN!

-Na, ezt nem veszem be. Mondd, akkor mi az, ami ennyire megfogott téged ebben az
igen vadul hangzo témaban? — diinnyogte felhaborodottan az Gregur.

Nem ez volt az els6 alkalom, hogy Viola és Joco bacsi nem értett egyet, de minden
alkalommal probaltdk meggydzni egymdst az igazukrol. Multkor példaul a vakcinadk
hatékonysagat firtattak, de Viola részérdl eredménytelennek bizonyult a vita. Egyediil Marika
néni élvezte a diszkurzust, aki nagyokat hahotazott férje makacssagan és a gyermek hidba valé
er6lkodésén.

-Egy feltétellel... - mondta batran.

-Még feltéteket is szabsz, mi? Na, halljam. - nevetett az oreg, és elmosolyodott.

-Csak akkor mondom el, hogyha kaphatok a pogécsabal...

De végig se tudta mondani, mert Marika néni amint meghallotta a hangjat, egy
kosarnyival kinalta.

-Oh, koszondm szépen! Akkor nem szamit! - Es azzal a lendiilettel rohant 4t a szomszéd
kertbe. Mikor kényelmesen elhelyezkedett a mohazdld kemping széken és beraktarozott az
0lébe pogacsabol, nekiveselkedett a reménytelen kiildetésnek: Meggydzni Joco bacsit.

-Nos, minden ott kezdddé6tt, hogy volt két okos orvos, David Williams és David Nathan,
akik az 1980-as évek elején kozzétettek egy tanulmanyt, amely bemutatta, hogy egy virus
segitségével géneket lehet beilleszteni az dssejtek DNS-ébe.

De mit is jelent ez? Az Ossejteknek az a figyelemre méltd képességiik van, hogy szdmos
kiilonbozd sejtté tudnak fejlédni a szervezetben. Javitorendszerként szolgéalnak, végtelen
szamban tudnak osztodni, hogy lecserélhessék, potoljak a beteg sejteket. Amikor az dssejt
osztodik, a keletkezd 0j sejtek valaszitra érnek: vagy Ossejtek maradnak, vagy pedig egy
masfajta funkcidju sejtté valnak, olyannd, mint példaul egy izomsejt vagy egy vorosvérsejt.
Ebbdl fakad, hogy az dssejtek a rakos megbetegedések kezelésétdl kezdve, a baleseteket kovetd
regeneracion at, az ¢égési sériilések orvoslasdig az egészségiigy szamos teriiletén
hasznosithatok. De nem ez a fontos itt nekiink.

A DNS a sejtekben 1évé orokitéanyag, ami a géneket tartalmazza, azt a kodot, amely
meghatiarozza a testiink forméjat, mikodését, hajunk €és szemiink szinét... Illetve, olyan
informaciokat tarolnak, melyek sziikségesek azoknak a fehérjéknek az eldallitasadhoz, melyek
szervezetiink novekedését, mitkodését befolyasoljak, szabdlyozzdk. Ha egy gén hibas,
elképzelhetd, hogy egyaltalan nem keletkezik egy bizonyos fehérje, vagy éppen hibas fehérje
jon létre, melyek igy betegségek kialakulasdhoz vezethetnek. A génterdpia célja, hogy a hibas



gént potolja, modositsa vagy kitisse kiviilrdl bejuttatott nukleinsavakkal. A sziikséges gén sejtbe
torténd bejuttatdsdhoz valamilyen hordozo, tigynevezett vektor sziikséges, ami a legtobb
esetben valamilyen virus. A nukleinsavak bejuttatdsara mas modszerek is vannak, ilyen példaul
a liposzoémak alkalmazasa. Ezek apro, gombszerti molekuldk, melyeknek a belsejében egy
vizcsepp van, €s azért fontosak az orvostudomany szamara, mert igy bizonyos hatéanyagokat
konnyen, és hatékonyan el tudnak juttatni a szovetekbe.

Megallt egy pillanatra, majd boldogan konstatalta, hogy kdzonsége még kivancsi, igy
hat folytatta.

- A hibas géneket ki lehet kapcsolni, hogy tobbé ne segitsék eld a kor 1étrejottét, vagy
az egészséges géneket be lehet kapcsolni, hogy megakadalyozzak a betegségek kialakulasat.
Bizonyos betegségeknél, példaul daganatoknal, az immunrendszer nem tdmadja meg a beteg
sejteket, mert nem érzékeli Oket idegenként, ezaltal veszélyforrasként. A génterapia ilyen
esetekben képes megtanitani az immunrendszernek azt, hogy mely sejtekkel kell harcolnia.

-Rendben, rendben eddig vildgos, de csak azt ne mondd, hogy ennek volt kézzelfoghatd
eredménye is. Biztosan nem jo ez nekiink. Ez az iz¢ olyan lényekké valtoztat minket, mint
mutans ,,kolibrifantok™ vagy tudom is én micsoddk, és ezt kihasznalva akarnak még jobban
kiszolgéltatotta tenni benniinket. En ebbdl nem eszem!

Viola elképedve iilt a székben. Tudta, hogy nehéz dolga lesz, de talan most realizalodott
benne, hogy ez az ember nehezebb eset, mint gondolta...

-Szivem, hagyjad mar széhoz jutni szegény lanyt! Folytasd Dragdm! - mondta a néni
kedvesen.

- Igazabdl volt mar ra eset, hogy miikodik, nem is egyszer. 1990-ben volt egy 4 éves
kislany, Ashanthi de Silva, aki arrol lett hires, hogy 6vé volt az els6 génterapids sikertorténet.
Stulyos kombinalt immunhidnyban (SCID) szenvedett, adenozin-deaminaz (ADA) enzim
hianya miatt. ADA nélkiil a T-sejtjei elhaltak, igy nem tudott harcolni a fertézésekkel szemben.
Az utobbiak olyan fehérvérsejtek, amik kozponti szerepet jatszanak a sejtes immunvalasz
miikddésében.

A kitérd utdn magyarazta tovabb.

- Egy szintetikus ADA enzim injekcioja segitett neki egy darabig, de egy 1d6 utdn mar
ez sem nyujtott javulast. Az orvosok ugy dontottek tehat, hogy egy egészséges ADA gént
juttatnak a vérsejtjeibe, egy fertézésre képtelen virus segitségével, igy az nem tudott szétterjedni
a szervezetében, és megbetegiteni a lanyt. A ma mar harmincas éveiben jar6 de Silva
szerencsére jobban van, betegségéhez képest aktiv €s egészséges ¢€letet €l.

A lany mély levegot vett.



- Az els6é gyogyulasokrol 2000-ben szamoltak be, de igazat adok Onnek... Olvastam
arr6l is, hogy valdban lehet karos hatasa €s okozhat nagyon sulyos szovédményeket is...
Néhany éven beliil ugyanis 20 kezelt gyermek koziil 6tnél rak alakult ki. Sajnos a szervezetbe
jutd virusvektorok altaldban nem egyfajta sejtet céloznak meg, ezért a terdpia soran
eléfordulhat, hogy a beteg sejtek helyett egészséges sejtek is dldozatul esnek, melynek hatasara
azok betegszenek meg, és kovetkezményképp daganatok alakulhatnak ki. Ebben az esetben is
a T-sejtekbe szallitd virusvektor aktivalt egy olyan gént, igynevezett onkogént, ami leukémiat
valtott ki naluk. Vannak olyan nem kivant immunreakcidk is, hogy az immunrendszer a
bejuttatott virusvektort korokozoként ismeri fel és megprobalja azt elpusztitani, ami
gyulladéssal vagy szervi elégtelenséggel jarhat. El6fordulhat, hogy a szervezetbe juttatott virus
visszanyeri fert6zOképességét és tovabb rontja a beteg allapotat. ..

-NA! Megmondtam! - hiimmdgte a férfi.

Felesége mérges tekintetével csondre intette.

-Jozsi kérlek, Te is tudod, hogy kockazata minden orvosi beavatkozisnak van.
Emlékszel tortént olyan is, hogy valaki a fogorvosi székben keriilt komaba... Mondd tovabb
nyugodtan Viola.

A kislany folytatta.

-Ez a kutatokat azonban nem riasztotta vissza, sot mi tobb, a 2010-es évek elején a
génterapia mar a reneszanszat élte. A tudosok jobb virusvektorokat fejlesztettek ki, szabalyozo
elemeket és fokozokat adtak hozzajuk, a gén aktivitasadnak irdnyitasara. Ezek az elemek
meghataroztak, hogy a gén hol és mikor kapcsoljon be, és milyen szinten. Az 0j, mddositott
vektorok nem tévednek el a szervezetben, és nem valtanak ki immunvélaszt. Egyesek olyan
géneket szallitanak, amelyek rovid ideig miikodnek, majd kikapcsoljak magukat. Mésok olyan
géneket hordoznak, amelyek hosszu ideig aktivak maradnak, €s a sejtek osztodasa soran pedig
az utddsejtekbe kertilnek.

-Hmmm. Es ezt hogyan kellene elképzelniink? — érdekl3dott Marika néni.

-A génterapias kezelések jo része kisérleti fazisban van, klinikai vizsgalat alatt all. Csak
akkor alkalmazzak, ha a sz6védmények kockazata kisebb, mint a betegség okozta veszély. Ugy
kezdddik a kezelés folyamata, hogy vért vesznek, vagy csontvel6t tavolitanak el a csipécsontbol
egy hatalmas tiivel. Ezutan egy laboratériumban a vérbdl vagy csontvel6bdl szarmazoé sejteket
virusnak vagy mas tipust vektornak teszik ki, majd ezeket a sejteket visszafecskendezik a
szervezetbe. A génterapia egy masik tipusaban a virusvektort kdzvetleniil a vérbe vagy egy
kivalasztott szervbe juttatjak. De tobb mas modszer is van bizonyara...

A férfi sohajtott (volna), ha Viola gyorsan kdzbe nem szo6l.



-Joco bacsi, tisztaban vagyok vele, hogy ez a téma kétségteleniil vitathatd, de szeretném
azt is elmondani én miért latom benne a holnap reményeit. - kezdett megint bele a tudosjelolt
kislany.

-Hallgatunk, Kedves! - mondta az 6reg.

Viola elmosolyodott a , Kedves” megszolitasra. Lehetséges, hogy jo uton haladna a
meggy6zes felé?

-A konyvben benne volt az is, hogy ezzel az eljarassal eddig kiket gydgyitottak meg, és
az interneten utananézve, meglattam, hogy soruk egyre csak boviilt azota:

Csomo olyan felnétt, akiknek bizonyos tipusti nagy B-sejtes limfomaja volt, amely nem reagélt
mas kezelésekre, de erre igen. — megallt, majd hozzatette. — A limféma a fehérvérsejtek
rosszindulatd, daganatos megbetegedése, ami az immunfunkciok csokkenésével jarhat.
Emellett 2 év alatti kisgyerekek, akik gerincveldi izomsorvadasban szenvedtek, mara
meggyogyultak.

25 ¢év alatti fiataloknak, akiknek follikularis limfoméjuk kigjult, vagy nem reagalt mas
kezelésekre, javult az allapotuk.

Ezenkiviil 1 éves és idOsebb gyermekek, akiknek ritka, 6roklott latasvesztésiik volt, mara
szemiikkel (is!) csodalhatjak a vilagot.

12 évesek és id6sebbek, akik sarlosejtes betegségben vagy béta-thalassemiaban' szenvedtek,
mar egészségesebbek. Ez roviden azt jelenti, hogy a vérképzdrendszer nem miikodik
megfelelden.

Tovabba 4 ¢és 5 év kozottiek, akik Duchenne-izomdystrophidban szenvedtek és hibas DMD-
génnel rendelkeztek, ma vigan jatszanak és onfeledten kacagnak.

Az 1d6s par arcéan latszott, hogy most vesztették el a fonalat, ezért gyorsan folytatta.

- Ez egy, az izomsejtek fokozatos pusztuldsaval jard ordkletes betegség. A DMD-gén
pedig kodol egy fehérjét’, ami az izmok regeneralddasahoz, normaélis szerkezetének
kialakitasahoz sziikséges.

6 honapos ¢és kicsivel iddsebb kisbabdk, akiknél disztrofids epidermolysis bullosa okozta
érzékeny, holyagos bort, illetve sebeket kezeltek... Sikeresen!
Es még sorolhatnam, milyen mas hosszu, bonyolult latin szavakat magoltam be. ..

A kislany nagy levegét vett, hogy dsszeszedje gondolatait.

tVérképzorendszeri betegség, hemoglobin globin lancat érinti.
2 A fehérje neve disztrofin.



- Jocod bacsi, annyi, de annyi embernek segitett és segithet a terdpia! Félelmetes
belegondolni, hogy mig én tudomanyos témakkal tomom a fejem, sok velem egyidds gyermek
a betegségével kiiszkddik, és csak remélni meri, lesz kiut. Talan meg fog gyogyulni... és
egyszer végre valahara gondtalan lehet... Na, meg persze pogacsaval teli szajjal tehet fel fura
kérdéseket, és mondhat okossagokat a szomszédoknak.

Es miért ne lenne kitt?
Ugye most mar Maga is latja, hogy ez is lehet a jovO és van benne ,,potencial”, ahogy szokta
mondani? — nevetett a lany.

Az oregember megfogta Viola kezét és elmosolyodott.

-Igen, Aranyom. Tényleg ez lehet a j6vO.

Majd beleharapott a pogéacsaba.

VEGE.

A torténet szerepldi kitalalt alakok, mindennemii egyezésiik a valosadggal csupan a véletlen
muve. Ez aldl kivételt képeznek azon kezeltek, akiknek neviik nem szerepel, és nem
szereploként vesznek részt. Fikcid tovabba a helyszin és a f6hds ismereteinek forrasa, azaz a

,Feltorekvd orvostudomany ifjii kalandoroknak™ cimi lexikon.



