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Titulo: Aplicacion de nuevas herramientas de biologia molecular y editado genético para el diagndstico y
terapia de la Poliquistosis Renal Autosdmica Dominante (ADPKD)

Breve resumen del trabajo (< 100 palabras):

La enfermedad renal poliquistica autosdmica dominante (ADPKD) es un trastorno hereditario y cronico
gue se caracteriza principalmente por la formacion bilateral y aumento progresivo de tamafio de un gran
numero de quistes en los rifiones que culmina con fallo renal y necesidad de terapia renal sustitutiva.

En la actualidad existe un unico tratamiento para la ADPKD cuyo efecto es ralentizar la aparicion de
algunos de los signos clinicos. Este tratamiento no cura la enfermedad, por lo que existe una necesidad
urgente de implementar nuevas formas de tratar la enfermedad.

En este contexto, en este proyecto se plantea la busqueda de una via alternativa para el tratamiento de la
ADPKD mediante el uso de terapia génica.

La realizacién de este trabajo de fin de master tiene como finalidad establecer una linea de investigacion
para el desarrollo de una tesis que dé continuidad al estudio. Para optar a esta opcidn el candidato debera
tener una nota media ponderada en el expediente académico igual o superiora 7,7.

Actividades a desarrollar:

1) Caracterizacion genética y clinica de la cohorte Nefrochus de ADPKD.
2) Iniciacion en la tecnologia de terapia génica “Prime Editing” (generacion de pegRNA, ensayo de
cultivo celular)
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