Genterapi ger 1ll-arig pojke
horseln tillbaka
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Vid barnsjukhuset Philadelphia, USA, har kinesiska forskare genomfort
genterapi pa sex barn, for att ge dem hérseln tillbaka. Den forsta att
behandlas var en 11-arig pojke fran Marocko, Aissam Dam, som har en
medfodd dovhet orsakad av en genmutation. Genterapin, som innebar att
den muterade genen som paverkar hérseln ersétts. Behandlingen visade
positiva resultat hos fem av de sex barnen och resultaten publicerades
nyligen i den vetenskapliga tidskriften The Lancet.

Aissam Dam, som foddes med en defekt i OTOF-genen, har varit dov fram tills
behandlingen. Genterapin anvande ett ofarligt virus for att introducera den
fungerande genen i innerodrat, vilket resulterade i en forbattrad horsel hos barnen.
Resultaten visade att barnens horsel forbattrades 26 veckor efter behandlingen.

Det finns drygt 150 gener som orsakar horselproblem vid fodseln, och det har ar
bara den forsta som vi har lyckats behandla, sager forskaren John Germiller till
tidningen The New York Times. Det ar alltsa enbart den genen som de kan
behandla nu. Totalt beror omkring tva till atta procent av all medfédd dévhet och
horselnedsattning pa just den har mutationen.

Utifran resultaten och att inga allvarliga langsiktiga biverkningar upptackts
planerar forskarna nu att testa pa fler och yngre barn. Om resultaten blir bra kan
det leda till ytterligare studier for andra former av medfodd dovhet. John sager att
det enbart ar OTOF-genen de kan behandla nu, ingen annan. Forhoppningen ar att
inom fem-tio ar kunna behandla fler gener.

| och med den medicinska framgangen lyfter kritiker fram etiska och kulturella
fragor kring att "bota” dovhet samt kring den begrédnsade malgruppen for
behandlingen. Dessutom kan uttryck som "att ge horseln tillbaka” vara
vilseledande da det inte ndmns nagonstans att barnen ar fullt horande.
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