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ACS-Projekt: Klinische Etablierung von Gentherapie 
für immunhämatologische Erkrankungen am Zentrum 
für Kinder- und Jugendmedizin in Freiburg 

Hintergrund und Ziel der Forschung 
Angeborene Störungen des hämatopoetischen Systems 
können zu schweren Erkrankungen führen. Die 
Stammzelltransplantation kann eine Heilung ermöglichen, ist 
aber nicht immer problemlos durchführbar. Der Ersatz/die 
Korrektur des betroffenen Gens in T-Zellen oder 
hämatopoetischen Stammzellen (Gentherapie) stellt eine 
alternative gezielte kausale Therapie dar. Das Ziel des Projekts 
ist die Einrichtung einer translationalen Einheit für Gentherapie 
zur klinisch-wissenschaftlichen Durchführung von 
Gentherapiestudien in der Pädiatrie in Freiburg. Dafür 
erforderlich sind exzellente Kenntnisse über das Entstehen, die 
Biologie und den Verlauf potentieller Zielerkrankungen sowie 
eine etablierte Struktur mit reibungslosen Abläufe und 
Verbindungen zwischen den wissenschaftlichen, klinischen 
und regulatorischen Ebenen. 

Verwendete Methoden 
Hochauflösende T-Zell Studien (einschl. CyTOF, scRNASeq, 
multiplex tissue imaging); Register Studien; Kooperation mit 
dem Zentrum Klinische Studien (ZKS) des Zentrums für 
Kinder- und Jugendmedizin in Freiburg 
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