Vyzkum v oblasti genové terapie ma potencial se stat revolu¢nim ptistupem k 1é¢be
Sirokého spektra neurologickych onemocnéni. LéCit tyto poruchy kauzdlné, specifickou
substituci, deleci, uml¢enim nebo upravou vadnych genii, by mohlo byt vysadou genové terapie.
Koncept translaéni mediciny je soustiedén na ptenos principi fungovani v pieklinickém
vyzkumu do 1é¢by u lidi. Jeho klicovym problémem je pfekonat omezeni spojend s velkou
mezerou mezi obrovskou rozmanitosti nastroji molekularni biologie preklinického vyzkumu a
nedostatkem odpovidajicich moznosti u lidi. Klinickou implementaci vétSiny piedklinickych
piistupt je stale mozné povazovat za omezenou. Hlavnim zamérem této prace je shrnout
nejnovejsi pokroky nastrojit molekuldrniho a genetického inzenyrstvi, které samotné nebo v
kombinaci maji potencial posunout vétSinu preklinické genové terapie neurologickych
onemocnéni do klinické praxe.



