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2. Isolamento del gene sano
Il DNA viene isolato dalle cellule di un 
donatore sano. A questo punto viene 
estratto il gene dell’adenosina-deami-

nasi (ADA). Il gene viene veicolato 
attraverso un virus indebolito che 

non è in grado di scatenare 
infezioni. 

4. Cellule con  
un gene supple-

mentare
Con un po’ di fortuna, il 

gene ADA riescea integrarsi 
nel materiale genetico delle cellule 

somatiche ematopoietiche. Le cellule 
trattate con successo vengono poi moltiplicate 

in laboratorio.

3. Nella cellula  
grazie al virus 

Le cellule staminali ematopoieti
che vengono combinate in labo-
ratorio con i virus transgenici. 
Il virus viaggia nella cellula 
fungendo da vettore e porta 
il gene ADA sano nel nucleo 

cellulare.

1. Cellule con gene difettoso 
Al bambino malato si prelevano 

delle cellule staminali ematopoieti-
che con geni ADA difettosi. Le 

cellule verranno conservate al 
sicuro in laboratorio. 

5. Il nuovo gene agisce
Di ritorno nel corpo del 

bambino, le cellule somatiche 
ematopoietiche modificate con 

l’ingegneria genetica creano 
delle difese immunitarie sane. 

Il bambino è guarito dalla 
sua malattia mortale.


