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L'assignatura pretén donar a coneixer les noves possibilitats que offers el coneixement del genoma huma
en relaci6 amb la optimitzacié terapéutica, el desenvolupament de nous medicaments i el potencial
terapéutic dels gens i / o acids nucleics utilitzats com a medicaments Aborda els conceptes basics
integrats de la Farmacologia amb els coneixements de la Biologia Molecular. Es pretén introduir per un
costat les bases de la Farmacogenética i Farmacogendmica en relaciéo amb I'Us racional del medicament i
com un pilar d'interés en la terapeutica individualitzada. D'altre costat, s'introdueixen els concepts
necessaris per a comprendre els procediments de Transferéncia de gens mitjantCant la utilitzacié de
procediments fisics o el concurs de vectors virals i no virals. Es aborda la terapia génica amb projeccio
clinica a tota la seva dimensid, bé utilitzant cél - lules somatiques (o troncals diferenciades) o cél - lules
modificades geneticament. S'aprofundeix en el potencial terapéutic de aquests nous procediments, aixi
com en l'eficacia i riscos dels mateixos i els problemes étics que la seva utilitzacié suscita.

ateixos i els problemes étics que la seva utilitzacio suscita.
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ALTRES TIPUS DE REQUISITS

Interés per les noves estrategies terapeutiques. Avidesa per coneixer I'impacte del coneixement del
genoma sobre la salut i la malaltia. Aspirar a coneixer el fonament del desenvolupament dels acids
nucleics com a font de nous medicaments. Desitjar comprendre el dialeg entre els medicaments génics i el

genoma de l'individu amb la finalitat reparar i / o restablir funcions perdudes o introduir-ne de noves amb
finalitats terapeutiques. Desitjar conéixer quines sén les tendéncies actuals sobre terapies avan

COMPETENCIES / RESULTATS D' APRENENTATGE

2138 - Master Universitari en Investigacié i Us Racional del Medicament

Capacitat de seleccionar i gestionar els recursos disponibles (instrumentals i humans) per a optimitzar
resultats en investigacio.

Dominar la comunicacié cientifica. Posseir habilitats socials i comunicatives en la practica assistencial.

Manejar adequadament les fonts d'informacié biomeédica i posseir I'habilitat de fer una valoraci6 critica
d'aquestes integrant la informacio per aportar coneixements a grups assistencials multidisciplinaris.

Posseir i comprendre coneixements que aportin una base o oportunitat de ser originals en el
desenvolupament i / o aplicacio d'idees, sovint en un context de recerca.

Que els estudiants posseisquen les habilitats d'aprenentatge que els permeten continuar estudiant d'una
forma que haura de ser en gran manera autodirigida o autonoma.

Que els estudiants sapiguen comunicar les conclusions (i els coneixements i les raons ultimes que les
sustenten) a publics especialitzats i no especialitzats d'una manera clara i sense ambigiiitats.

Resoldre de dilemes etics derivats de I'ocupacié de medicaments.
Saber redactar i preparar presentacions per posteriorment exposar-les i defensar-les.

Ser capagos d'accedir a ferramentes d'informacié en altres arees del coneixement i utilitzar-les
apropiadament.

Ser capacgos d'accedir a la informacié necessaria (bases de dades, articles cientifics, etc.) i tenir prou criteri
per a la seua interpretacid i utilitzacio.

DESCRIPCIO DE CONTINGUTS

En aquesta unitat es pretén introduir i desenvolupar I'impacte que el coneixement sobre el genoma té sobre
la salut i la malaltia. S'introdueix els conceptes de Farmacogenética i farmacogendomic i es valora la
importancia de l'optimitzacio de la resposta del pacient als farmacs convencionals en base a les
caracteristiques genetiques de l'individu. Aixi mateix s'introdueix el concepte de la utilitzacié dels acids
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1. Fonaments moleculars de la terapia génica

nucleics com a medicaments i els fonaments moleculars de la terapia génica en base al disseny i
construccié de gens tragadors i terapéeutics.

2. Vectors, estrategies i procediments de terapia génica

En aquesta unitat es pretenc donar a coneixer nenes especials caracteristiques que tenen els acid nucleics
per a ser dissenyats com medicaments i en aquest sentit, ell Us de vectors és un requisit important perqué
els acids nucleics puguin arribar a destinacio terapeutic amb eficacia. S'analitzen i discuteixen els diferents
tipus de vectors disponibles (virals i no virals) aixi com els avantatges i inconvenients de cada un d'ells, per
tal de tenir criteri per seleccionar el més adequat en base a cada patologia o objectiu concret que es predte
. Es van definir i mostra els principals tipus de disseny i procediments de utilzacion in vivo o ex vivo de la
terapia génica i el seu perfil de seguretat.

3. Eficacia de la terapia génica

En aquesta unitat es mostra el valor terapeutic de la terapia genica, utilitzant models experimentals.

D'una banda, es valora la importancia i la implicacié que té en les malalties hereditaries la introduccié de
nous gens a les cel - lules per tal de restablir funcions perdudes i com en els casos en aquesta perdua de
funcid és compensada pel nou gen, la cél - lula pot recuperar la seva normalitat. Es mostra que la
introduccioé de noves funcions en cél - lules normals pot contribuir assolir objectius terapéutics sistémics.
D'altra banda, es valora la importancia del silenciament génic com un procediment de terapia genica
destinat a bloquejar la funcié d'un gen mutat, I'expressié és responsable de la patologia. Finalment
s'aborda els procediments destinats a reparar mutacions en el genoma, amb |'avantatge que suposa que

el gen reparat pot exercir la seva funcié amb gran eficacia i seguretat.

4. Projeccio clinica de la terapia génica

En aquesta unitat es pretén donar a coneixer els medicaments genetics ja comercialitzats i I'estat actual
dels assajos clinics realitzats en humans. En aquests casos, es valora la seva eficacia i seguretat d'is en
diferents malalties de caracter hereditari o adquirit, aixi com el seu interées en el desenvolupament de
vacunes geniques o vacunes-ADN i vacunes amb cél-lules modificades genéticament.

5. Aspectes etics i legals de la terapia géenica

La modificacio i/o manipulacié genetica de les cél - lules té implicacions socials de caracter étic i legislatiu
importants. S'aborden temes relacionats amb la confidencialitat de la informacié genetic obtinguda, el dret
a saber i no saber del pacient, els limits de la manipulacié genética de cel-lules somatiques o germinals,
aixi com I'is de cél - lules embrionaries, la clonacié reproductiva o terapéutica, la produccié de cel - lules
troncals induibles, hibrids, etc.
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VOLUM DE TREBALL (HORES)

ACTIVITATS PRESENCIALS
Activitat Hores
Total hores 0,00
ACTIVITATS NO PRESENCIALS
Activitat Hores
Assisténcia a altres activitats 0,00
Elaboracio de treballs individuals o en grup 0,00
Estudi i treball autobnom 0,00
Preparacio de classes 0,00
Preparacio d'activitats d'avaluacié 0,00
Resolucié de casos practics 0,00
Total hores 0,00

METODOLOGIA DOCENT

1) Classes teoriques basades en lligé magistral participativa mitjangant el plantejament de qiiestions

2) Seminaris presentats per I'alumne sobre temes oferts pel professor, sota l'orientacid i tutela

3) Discussio d'assaigs clinics i / o articles cientifics, moderada pel professor

4) Debats sobre qliestions sensibles, étiques o legals derivades de la terapia génica humana

5) Conferéncies d'experts

6) Resolucio de qiestions plantejades en linia

Per a completar les hores presencials s'adaptaran els materials previstos per a la docéncia presencial, de
manera que l'estudiant puga accedir a elles en qualsevol moment. Utilitzacié del forum de I'Aula virtual per
a atendre els dubtes. Per a les sessions de Practiques del contingut teoric es combinaria la utilitzacié de
videoconferéncies i/o la realitzacio dels exercicis proposats mitjangant I'opci6 "Tasca" de l'aula virtual.

Durant les activitats, tant tedriques com practiques, s'han d'indicar les aplicacions dels continguts de
I'assignatura en relacié6 amb els objectius de desenvolupament sostenible (ODS). Amb aix0 es pretén
proporcionar coneixements, habilitats i motivacié per comprendre i abordar aquests ODS, alhora que es
promou la reflexio i la critica.

ODS). Amb aix0 es pretén proporcionar coneixements, habilitats i motivacié per comprendre i abordar
aquests ODS, alhora que es promou la reflexid i la critica.

AVALUACIO

1) Evaluacion formativa: Problemas y cuestiones 40%

2 ) Evaluacion final: Examen teérico: 40%
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3) Trabajo: 20%

n>
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+ - Articulos y revisiones en revistas especializadas en el tema: - Gene Therapy - Human Gene
Therapy - Cancer Gene Therapy - Journal of Gene Medicine - Molecular Therapy
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