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Gli enormi avanzamenti degli ultimi decenni nella comprensione degli eventi molecolari e cellulari
responsabili dell'insorgenza di numerose patologie ereditarie umane hanno portato ad un
cambiamento drammatico nella visione di come tali patologie possano essere trattate. Tra gli
approcci terapeutici innovativi di recente sviluppo, la terapia genica, che permette di intervenire a
livello molecolare sostituendo il gene difettivo nelle cellule malate, ha assunto un ruolo chiave.
Nonostante gli sviluppi tecnologici, pero, esistono ancora molte limitazioni all’ampio utilizzo della
terapia genica per il trattamento di diverse patologie umane. Sulla base di queste considerazioni,
I'obiettivo di questa tematica di ricerca € quello di sviluppare nuove piattaforme di terapia genica,
basate sull’editing genomico, per implementare I'utilizzo dei vettori adeno-associati, ad oggi
considerati vettori di riferimento per la terapia genica.



