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L'objectiu d'aquesta materia és desenvolupar el coneixement i la capacitat de treball i comunicaci6 en
I'ambit de I'analisi de la informacio actualitzada en els diferents aspectes de la terapeutica. La incorporacio
de les noves tecnologies de la informacio, la comunicaci6 i la cerca bibliografica contribuira a assolir
aquests objectius. Entre les activitats formatives, s'hi inclouen aspectes relacionats amb el
desenvolupament de les cél-lules i els gens com a eines terapéutiques, la interpretacio dels efectes
d'aquests procediments i seminaris especials destinats a I'estudi d'aspectes terapeutics puntuals.

La terapia genica i cel-lular es troba en l'actualitat en una fase d'important desenvolupament translacional i
ha demostrat el seu interés terapeutic en un nombre significatiu de patologies greus, per a les quals no hi
ha terapies alternatives.

CONEIXEMENTS PREVIS

RELACIO AMB ALTRES ASSIGNATURES DE LA MATEIXA TITULACIO

No s'ha especificat restriccions de matricula amb altres assignatures del pla d'estudis.

ALTRES TIPUS DE REQUISITS
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Es recomana haver cursat les assignatures segients: Anatomia, Biologia, Bioquimica, Fisiologia,

Farmacologia general i Patologia general.

COMPETENCIES / RESULTATS D' APRENENTATGE

1204 - Grau en Medicina

Que els estudiants hagen demostrat posseir i comprendre coneixements en una area d'estudi que parteix
de la base de I'educacié secundaria general, i se sol trobar a un nivell que, si bé descansa en llibres de text
avangats, inclou també alguns aspectes que impliquen coneixements procedents de I'avantguarda del seu

camp d'estudi.

DESCRIPCIO DE CONTINGUTS

1. UNITATS TEMATIQUES TEORIQUES

1) Antecedents i estat actual de la TGC
2) Terapia génica somatica
3) Terapia cel-lular. Tipus cel-lulars
4) Transferéncia nuclear. Medicina regenerativa
5) Reemplagament mitocondrial
6) Acids nucleics terapéutics

7) Silenciament génic: ASO, siRNA

8) Implementacié/addicié génica

9) Edicio génica/reparacio

10) Vectors virals d'ARN de terapia génica

11) Vectors virals d'ADN de terapia génica

12) Vectors no virals de terapia génica

13) Selectivitat del vector terapéutic

14) TGC — Malalties hereditaries

15) Viroterapia i viroterapia génica

16) TGC — Malalties hematologiques

17) TGC — Malalties oncologiques

18) Immunoterapia génica

19) TGC — Malalties adquirides i degeneratives
20) Reptes i perspectives de la TGC

2. PRACTIQUES

SEMINARIS:
1. Organitzacié i funcions del genoma.
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. Medicaments génics. Desenvolupament.

. Cél-lules com a medicaments: terapia mitocondrial.
. Aspectes etics de la terapia géenica i cel-lular.

. Implementacié génica.

. Silenciament genic.

. Malalties hereditaries.

. Malalties hematologiques.

. Malalties oncologiques.

WoONOCURWN

NOTA: A cada seminari es discutira les gliestions proposades a les classes teoriques impartides amb
anterioritat. S'inclouran oportuns exemples actuals de malalties amb la corresponent terapia génica
aprovada per al seu Us clinic per 'lEMA (Agencia Europea del Medicament).

VOLUM DE TREBALL (HORES)

ACTIVITATS PRESENCIALS
Activitat Hores
Teoria 19,00
Seminari 26,00
Total hores 45,00
ACTIVITATS NO PRESENCIALS
Activitat Hores
Assisténcia a altres activitats 0,00
Elaboracio de treballs individuals o en grup 10,00
Estudi i treball autbnom 30,00
Preparacio de classes 10,00
Preparacioé d'activitats d'avaluacié 8,00
Resolucié de casos practics 9,50
Total hores 67,50

METODOLOGIA DOCENT

La metodologia docent recull la translacid clinica dels fonaments tedrics de la materia en dos conjunts
d'activitats:

Classes teoriques: el professor introdueix les principals directrius de la matéria en tres grans blocs ben
diferenciats: a) I'ambit d'aplicacié (temes 1-5), que és recollit el marc de les denominades terapies
avancgades, pretén establir el seu potencial espectre d'actuacio; b) els fonaments cientifics i les eines
disponibles (temes 6-11) que permeten avaluar el benefici/risc de la seua utilitzaci6 amb finalitats
terapeutiques; c) L'aplicacié clinica de la terapia génica i cel-lular en malalties rellevants (temes 12-17) per
la seua freqiiencia o gravetat

La classe comenga amb l'exposicio dels seus principals objectius i acaba establint una serie de qliestions
que els alumnes han de respondre de forma breu i per escrit, que han de lliurar en la classe seglent. Aixd

34510 Terapéutica génica i cel-lular 3/5



Guia Docent

34510 Terapéutica genica i cel-lular
VNIVERSITAT ® VALENCIA P g

estimula el seguiment critic de la classe per part de I'alumne i n'hi afavoreix la participacié activa amb la
finalitat de resoldre dubtes conceptuals.

Seminaris: a principi de curs es lliuren a I'Aula Virtual els articles (8-10) que cal llegir, resumir i lliurar el
resum corresponent, d'acord amb una agenda establerta, i es trien els voluntaris que desitgen exposar el
treball en classe per discutir-los-hi.

En els seminaris es pretenen assolir diversos objectius: a) recuperar i matisar els coneixements basics
previs de lI'alumne en materia de biologia cel-lular, biologia molecular i farmacologia per comprendre millor
el fonament del disseny de gens i cél-lules com a medicaments; b) comprendre que el desenvolupament
d'aquestes noves estratégies terapéutiques poden crear conflictes étics importants que I'alumne ha de
saber identificar, exposar i analitzar de forma objectiva; c) que I'alumne adquirisca capacitat i destresa per
a llegir, comprendre, exposar i/o discutir de forma critica els treballs clinics publicats sobre terapia genica i
cel-lular.

El desenvolupament del seminari recull: a) coneixer les respostes que donen els alumnes (triats pel
professor) a les qiiestions formulades en la classe teorica i consensuar les respostes amb la resta de la
classe; b) que els alumnes plantegen qualsevol altra qiiestié o dubte i que els alumnes, si és possible,
intenten resoldre'ls; ¢) adquirir habits i destreses d'actualitzacié en l'avang translacional de la terapia
geénica i cel-lular en practica medica.

S'incorporara la perspectiva de génere, el respecte a la diversitat i els objectius de desenvolupament
sostenible (ODS) a la docéncia, sempre que siga possible.

AVALUACIO

TEORIA: representa el 50% de la nota. Sera avaluada bé mitjangant I'examen final oficial, que consta de 15
preguntades curtes i 2 temes, amb espai limitat a la cara d'un foli per tema, o bé mitjangant |'avaluacié
continuada, que consta de 3-4 examens de 5-8 preguntes curtes, i algun d'ells pot incloure també un tema.
La puntuacié és la segiient: fins a 2 punts cada pregunta curta i fins a 5 punts per tema. Les qualificacions
es notificaran de forma simultania després de I'examen oficial.

PRACTIQUES: 1) Son obligatories; 2) Representen el 50% de la nota final; 3) L'alumne sera avaluat de forma
continuada: assisténcia/participacio (fins a 2 punts), qliestionaris (fins a 1,5 punts) i resums d'articles (fins
a 1,5 punts).

Es requisit per accedir a 'avangament de convocatoria d'aquesta assignatura que I'estudiant haja cursat la
totalitat de les seues practiques.

L'assistencia a les activitats practiques és obligatoria. Es considera que l'estudiant complix amb este
requisit si ha assistit a un minim del 80% d'estes activitats i ha justificat adequadament la impossibilitat
d'assistir a les sessions restants per la concurréncia d'una causa de forga major. Sera imprescindible
complir amb este requisit per a aprovar l'assignatura.
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Es recorda als estudiants la importancia de realitzar les enquestes d'avaluaci6 a tot el professorat de les
assignatures del grau.

BIBLIOGRAFIA

BASICA
- A guide to human gene therapy. Eds R.W. Herzog, S Zolotukhin. World Scientific Publishing Co. 2010
- Gene Transfer, Gene Therapy and Genetic Pharmacology. Ed. D Scherman. Imperial College Press 2014

- Advances in genetics. Non viral vectors for gene therapy. Physical methods and medical translation. Ed. L.
Huang, D. Liu, E.Wagner. Elsevier Academic Press 2015

- CRISPR 101. Ed. Addgene 2021 www.addgene.org
- Antisense RNA design, delivery and analysis. Eds. V. Aarechavala-Gomez, A. Garanto. Humana Press 2022

- Oligonucleotide, Therapy, and Applications. Ed. S.F. Alifio and L. Sendra. [UMS. MDPI 2022 ISBN 978-3-
0365- https://www.mdpi.com/books/pdfview/book/4951

- Recursos-e Salut:

. ClinicalKey Student Medicina, Odontologia y Enfermeria [ https://uv-es.libguides.com/RecursosSalut ]
. Acces Medicina [ https://uv-es.libguides.com/Access_Medicina |

. Médica Panamericana [ https://uv-es.libguides.com/Medica_Panamericana ]

En el comienzo de curso se suministrara informacién o documentacién actualizada (revisiones o articulos)
sobre las diferentes partes de la asignatura.
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