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Beta-talasemiye neden olan molekuler mekanizmalar, gectigimiz yillarda, yogun biyolojik arastirma
ile blytk oranda ¢ozulmdustur; hastaligin seyrini hafifletmeye, ya da kesin tedavisine yonelik yeni
molekUler stratejiler, her gegen gun artarak gelistirimektedir. Beta-talasemi tedavisindeki
potansiyel midahale hedefleri Uic ayri kategoride siniflandirilir: birincil hedefler, B-globin genindeki
mutasyonlara, ikincil hedefler, o/B-zincir dengesizligine, Uclncul hedefler ise, B-talaseminin
komplikasyonlarina yoéneliktir. B-talasemiye neden olan mutasyonlarin  dogrudan tedavisi,
hematopoetik kok hucre transplantasyonu, 6zellikle lenti-viral vektorlerin umut vadettigi gen
tedavisi, siRNA ve anti-sense mRNA yontemlerini igerir. Alfa/beta zincir dengesizligini tedavi
etmenin en etkin yolu, gen transdiksiyonu, ya da B-globin zincir sentezini tetikleyici farmakolojik
ilaglar kullanarak HbF olusumunu yukseltmektir. Konugmada, birincil ve ikincil tedavi hedeflerine
yonelik molekuler stratejiler Gzerinde durulacaktir.

Hemoglobin’in kalitsal hastaliklari, molekuler tedavilerin hedeflendigi ilk hastalklardan olmasina
ragmen, globin gen anlatimi ve dizenlenmesinin, 6ngoérilenden daha karmagsik olmasi dolayisiyla,
talasemide molekuler tedaviler hendz rutin olarak kullaniimaktan uzaktir. Molekdler tedaviler
oldukga pahali olmalarinin yaninda, laboratuvardan, hastaya aktarimalart da halen yogun
arastirma gerektirmektedir. Etkin ve ekonomik bir tedavi yontemi geligtirilinceye kadar, hastaligin
dogum 6ncesi erken tani ile gebelik esnasinda engellenmesi, ginimuzdeki en dogru yaklagimdir.
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