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ПОЯСНИТЕЛЬНАЯ ЗАПИСКА 

 
Генотерапия – совокупность генно-инженерных (биотехнологических) и 

медицинских методов, предназначенных для внесения изменений в генетиче-
ский аппарат соматических клеток человека в целях лечения наследственных 
заболеваний. Это новая и бурно развивающаяся область, ориентированная на 
исправление дефектов, вызванных мутациями в генах или придание клеткам 
новых функций. Сегодня генотерапия может рассматриваться как потенци-
ально универсальный подход к лечению широкого спектра болезней челове-
ка, включая различные наследственные заболевания, диабет, астму, рак и 
ВИЧ.   

Цель спецкурса– изучение фундаментальных основ генотерапии, ее 
теоретической молекулярно-генетической базы, а также подходов практиче-
ского использования для лечения наследственных заболеваний человека. 

Задачей спецкурса является знакомство студентов с наследственными 
заболеваниями и их молекулярно-генетической основой, способами переноса 
конкретных генов в клетки человека  и  успехами генотерапии на современ-
ном этапе.  

Теоретические знания, полученные в лекционном курсе, развиваются и 
закрепляются на лабораторных занятиях, при выполнении которых студенты 
приобретают навыки практической работы, необходимые специалисту-
биологу для проведения самостоятельных исследований после окончания 
высшего учебного заведения. 

В результате изучения дисциплины обучаемый должен: 
знать: 
• общую характеристику и молекулярно-генетическую природу неслед-

ственных заболеваний человека – моногенных, полигенных,  онкологических 
и вирусных; 

• методологию и экспериментальные подходы, используемые в геноте-
рапии; 

• успехи и проблемы генотерапии на современном этапе. 
уметь:  
• использовать знания, полученные в рамках курса, в научно-исслских 

целях и на практике.  
владеть:  
• навыками выделения и идентификации генов, вызывающих наслед-

ственные заболевания человека; 
• методами введения генов в клетки человека и животных;   
• стратегическими подходами использования генотерапии для лечения 

наследственных заболеваний человека. 
Программа рассчитана на 44 аудиторных часа: 26 – лекционных, 14 – 

лабораторных работ и 4 – контролируемой самостоятельной работы. 
 



 
 

 
СОДЕРЖАНИЕ УЧЕБНОГО МАТЕРИАЛА  

 

Дневная форма получения высшего образования  
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  Введение 2     
1. Классификация наследственных 

заболеваний человека и основные 
подходы их лечения с помощью 
генотерапии. 

4   

  
 

2. Способы выделения и идентифи-
кации генов, вызывающих наслед-
ственные заболевания человека. 

 
4 

  
2 
 

 
2 

 
 

3. Методы введения генов в клетки 
человека и животных  (in vivo, in 
vitro, ex vivo и in situ). 

4  6 
 
 

 

4. Основные подходы переноса ге-
нов в клетки человека и живот-
ных.  

4  2 
 
 

 

5. 
 

Стратегии использования геноте-
рапии для лечения наследствен-
ных заболеваний человека. 

8  4 
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УЧЕБНО-МЕТОДИЧЕСКАЯ КАРТА 
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 Ведение. 

История возникновения генотерапии как но-
вого направления медицинской биотехнологии. 
Роль генетики и молекулярной биологии в ста-
новлении и развитии генотерапии. Основные 
принципы и методология генотерапии. Успехи 
генотерапии и перспективы развития. Области 
применения генотерапии. 

2     

2. 
 
 
 
 
 
 

Классификация наследственных заболеваний 
человека и основные подходы их лечения с 
помощью генотерапии. 

Моногенные, полигенные и инфекционные 
заболевания. Подходы лечения наследственных 
заболеваний с помощью генотерапии. Лабора-
торные разработки и клинические испытания.  
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3. 
 
 
 
 
 

Методы введения генов в клетки человека и 
животных (in vitro,  in vivo, ex vivo  и in situ). 
     Особенности использования методов in vitro 
и  in vivo. Использование метода ex vivo для вве-
дения генов в клетки человека. Использование 
методов in vivo и ex vivo в клинической практи-
ке. Метод in situ и его особенности. 
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 10 
 
 
 

2 Письменная 
работ 

4. Основные подходы переноса генов в клетки 
человека и животных. 

 Безвекторный перенос генов. Трансформация 
и трансфекция. ДЭАЭ-декстрановый метод. Ги-
пертонический солевой метод. Метод Са2+-
претипитации. Микроинъекция ДНК. Электро-
порация. Использование «генных пистолетов». 
Перенос ДНК с помощью липосом. Перенос 
комплексов ДНК-белок-аденовирусный белок и 
т. д. Особенности использования методов.  

Перенос генов в клетки человека и животных 
с помощью вирусных векторов – главный метод 
генотерапии. Типы вирусных векторов, исполь-
зуемых в генотерапии. Области применения и 
эффективность ретровирусных векторов. Векто-
ры на основе аденовирусов и особенности их 
использования. Векторы на основе аденоассоци-
ированных вирусов. Использование герпесвиру-
сов и лентивирусов  для переноса генов в  

2 
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 клетки человека. Проблема стабильности ги-

бридных ДНК в клетках человека и животных.  
Основные приемы амплификации генов, исполь-
зуемые в генотерапии. 

     

5. 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

Стратегии использования генотерапии для 
лечения  наследственных заболеваний.  

Успехи генотерапии в области лечения моно-
генных наследственных заболеваний (цистофиб-
роза, гемофилии А и В, гиперхолестеринемии, 
дефекта аденозиндезаминазы, эмфиземы легких, 
талассемии, фенилкетонурии, муковисцидоза и 
т. д.). Перспективы использования методов ге-
нотерапии для лечения онкологических заболе-
ваний человека. Введение в клетки опухоли ге-
нов для повышения их иммунореактивности, 
генов-«убийц», генов-супрессоров (например, 
р53), антисмысловых РНК и т. д. Введение в 
стволовые клетки генов-протекторов для защиты 
их от действия химиотерапевтических средств.  

Использование генотерапии для лечения за-
болеваний нервной системы (склероза сосудов, 
синдрома ломкости Х-хромосомы, болезни Пар-
кинсона, шизофрении и т. д.). 

Использование генотерапии для лечения ви-
русных заболеваний (HIV-инфекции, гепатита 
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 В и т. д.). Введение генов для направленной ан-

тивирусной терапии (модификации HIV-белков, 
введение антисмысловой РНК, рибозимов, инги-
биторов обратной транскриптазы, γ-
интерферона и т. д.), а также иммуностимуля-
ции. 

     

 
 
 
 



 
 

ПЕРЕЧЕНЬ ЛАБОРАТОРНЫХ ЗАНЯТИЙ 
                                                             (14 часов) 

 

№ 
п/п Темы лабораторных работ Количество 

часов 
1. Выделение репортерной плазмиды pEGFP-C1 и плаз-

миды pcDNA3/U6/shEGFP из клеток E.coli DH5α. 
2 

2. Трансфекция клеток линии К562 эритробластного 
криза хронического миелоидного лейкоза репортер-
ной плазмидой  pEGFP-C1. 

2 

3. Анализ экспрессии гена egfp в клетках линии К562 с 
помощью флуориметра. 

2 

4. Анализ экспрессии гена egfp в клетках линии К562 с 
помощью проточной цитометрии. 

2 

5. Котрансфекция клеток линии К562 репортерной 
плазмидой pEGFP-C1 и плазмидой 
pcDNA3/U6/shEGFP. 

2 

6. Анализ подавления экспрессии гена egfp в клетках 
линии К562 с помощью shEGFP на проточном цито-
флуориметре. 

2 

7. Анализ подавления экспрессии гена egfp в лктеках 
линии 562 с помощью shEGFP методом флуоримет-
рии. 

2 
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МЕТОДИЧЕСКИЕ РЕКОМЕНДАЦИИ ПО ОРГАНИЗАЦИИ  
САМОСТОЯТЕЛЬНОЙ РАБОТЫ СТУДЕНТОВ 

 
Для организации самостоятельной работы студентов по учебной 

дисциплине курсу следует использовать современные информационные 
технологии: разместить в сетевом доступе комплекс учебных и учебно-
методических материалов (программа, курс лекций, мультимедийные пре-
зентации, список рекомендуемой литературы и информационных ресурсов, 
задания в тестовой форме для самоконтроля и др.).  

Эффективность самостоятельной работы студентов целесообразно 
проверять в ходе текущего и итогового контроля знаний – докладов и пре-
зентаций, написания рефератов по темам и разделам курса. 

 
ПЕРЕЧЕНЬ РЕКОМЕНДУЕМЫХ СРЕДСТВ ДИАГНОСТИКИ 

 
Учебным планом специальности 1-31 01 01 Биология по направлению 

1-31- 01 01-03 Биология (биотехнология) в качестве формы итогового кон-
троля по учебной дисциплине рекомендован экзамен. Для текущего кон-
троля качества усвоения знаний студентами можно использовать следую-
щий диагностический инструментарий: 

- подготовка рефератов; 
- защита презентаций; 
- устный опрос. 

ИТОГОВАЯ ОЦЕНКА: 
 

Определяется по формуле (минимум 4, максимум 10 баллов): 
 

Итоговая оценка = А × 0,4 + Б  × 0,6 
 

где А – средний балл по лабораторным занятиям и КСР, 
Б – экзаменационный балл 

 
Итоговая оценка выставляется только в случае успешной сдачи экзамена (4 
балла и выше). 
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жании учебной про-
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по изучаемой учебной  
дисциплине 

Решение, принятое ка-
федрой, разработавшей 
учебную программу (с 
указанием даты и но-
мера протокола) 

Генетика Генетики   
Генетика  
человека 
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