Yapay Zeka ile
Gen Terapisi

50 yili agskin stiredir bilim insanlarinin tGzerinde
calistigi gen terapisi genetik hastaliklari tedavi
etmeye odaklaniyor. Bu alanda onemli basarilar
da elde edilmis durumda. Ornegin yasamin ilk
yillarinda ortaya ¢ikan ve kaslarda zayiflamaya
yol acarak ciddi saglik sorunlarina yol acan
genetik bir hastalik olan spinal muskuler
atrofinin (SMA) etkileri artik dogumdan sonraki
ilk haftalarda uygulanan gen tedavileriyle buyuk
Olctde engellenebiliyor. Bilinen 7 binden fazla
genetik hastalik olsa da az sayida gen terapisi
ABD Gida ve ila¢ Dairesi (FDA) gibi otoritelerin
onayini almis durumda. Bu tur tedavilerde
temel sorun tedavi bilesenlerinin vicuttaki
hedef hiicrelere etkili ve gtivenli bir sekilde
ulastirilamamasi, tedavi maliyetlerinin de ¢ok
yuksek olmasi. Ayrica beyin gibi bazi organlarda
etkisi diisik. Ornegin yiiksek dozlarda
uygulansa bile kan-beyin bariyeri nedeniyle
tedavi bilesenlerinin kigcUk bir bolimU beyin
dokusuna ulasilabiliyor ve bu da karacigerde
toksik etki riski olusturuyor.

Dyno Therapeutics adli sirket, bu sorunu
genetik muhendisligi yaklasimlari ile ¢ozmeye
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calisiyor. Gen tedavilerinde en yaygin
kullanilan tasiyici sistemler viral vektorlerdir.
Bu sistemlerde tasinan genetik materyali
saran kapsit isimli bir protein kilif bulunur.
Kapsitlerin yapisi, viral vektorin hicrelerle
nasil etkilesecegini belirler. Geleneksel
yontemlerde hlicrelere ulasan en etkili varyanti
belirleyebilmek icin kapsitlerin yapisinda
rastgele degisiklikler yapilarak milyonlarca
farkl kapsit dizisi iceren kitlphaneler
olusturuluyor. Ancak bu yontemde yapilan
degisikliklerin 9%80’i gen terapisiyle hedeflenen
temel islevlerin bozulmasina neden oluyor.

Dyno Therapeutics sirketi bu soruna yapay
zekdya dayali yeni yaklasimlar gelistiriyor.
Laboratuvarda denekler izerinde yapilan
deneylerde ayni anda milyonlarca farkl
kapsit  dizisinin etkinligi test ediliyor

ve hangi dizilerin hedef hlicreye ulastigi
belirlenerek petabaytlarca veri toplaniyor.
Makine 6grenmesi modelleri, bu devasa veri
setindeki tekrar eden oruntuleri analiz ediyor
ve hangi amino asit dizilimlerinin daha etkili
oldugunu 6greniyor. Sonrasinda yapay zeka
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modelleri, milyarlarca farkl dizilimi bilgisayar
ortaminda test edip en ylksek etkinlik
gostermesi beklenen dizilimleri 6neriyor.
Kapsit dizileri igin kitiphane olusturma,
hedef hlicreye ulasma etkinligini 6l¢me,

farkl dizilerinin etkinliginin modellenmesi,
bu verilere dayanarak yeni kapsid dizilerinin
tasarlanmasi adimlarindan olusan bu dongusel
strec geleneksel yonteme gore cok daha hizli
ve hedefe ydnelik. insan miidahalesi sadece
kritik kararlar igin gerekiyor, rutin analizler
tamamen otomatik olarak ydrutilayor.

Bu yontemle gen terapisinin maliyetleri cok
daha makul hale gelebilir. Ancak 6nemli riskler
de g6z ardi edilmemeli. Gen terapilerinin
insan vicudunda nasil etkileri oldugu hala
tam olarak aydinlatilamadigindan yapay zeka
modellerinin dngoruleri de sadece eldeki
mevcut veriler ile sinirli. Glvenlik testleri

icin insan mudahalesi gerekli ve sistemin

hala hayvan deneylerine bagimli olmasi etik
sorunlari da beraberinde getiriyor.

https://bit.ly/gen-terapi
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Beyin
Stimiilasyon
Cihaziyla
Depresyon
Tedavisi

FDA, depresyon tedavisi icin evde kullanilabilen
ilk ilacsiz tedavi cihazini onayladi. isvecli
biyoteknoloji sirketi Flow Neuroscience
tarafindan gelistirilen FL-100 adli cihaz,
2026’nin ikinci ¢eyreginde ABD’de piyasaya
surdlecek.

Kulakliga benzeyen cihaz, transkraniyal dogru
akim stimulasyonu (tDCS) teknolojisini
kullanarak beynin prefrontal korteksine dustk
yogunluklu elektrik akimi gonderiyor. Beyinde
duygu durumunu dizenlemede rolt olan bu
bolge, depresyon hastalarinda genellikle dtstk
aktivite gosterir.

Nature Medicine’da yayimlanan klinik
¢alismada cihazla yapilan 10 haftalik tedavi
sonunda hastalarin ylzde 58’inde depresyon
belirtilerinin anlamli diizeyde ortadan kalktigi
belirtiliyor. FL-100, Avrupa, ingiltere, isvicre ve
Hong Kong’da 55.000’den fazla kisi tarafindan
kullaniliyor. FDA onayi, depresyon tedavisinde
ilag tabanli mevcut tedavi yaklasimlarina ek
olarak teknoloji tabanli terapilerin de klinik
olarak gecerli tedavi secenekleri arasina girdigi
anlamina geliyor.

https://doi.org/10.1038/s41591-024-03305-y
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