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INTRODUÇÃO: A terapia gênica é uma abordagem inovadora que visa tratar ou curar doenças ao corrigir mutações genéticas causadoras de enfermidades. Esta técnica tem mostrado grande potencial no tratamento de doenças hereditárias, oferecendo esperança para condições que atualmente não possuem cura. OBJETIVO: Explorar as técnicas de terapia gênica aplicadas no tratamento de doenças hereditárias e discutir casos de sucesso e desafios enfrentados. METODOLOGIA: Esta revisão integrativa foi elaborada a partir da análise de estudos publicados nas bases de dados PubMed, Scopus e Web of Science. Foram utilizados os descritores 'gene therapy', 'hereditary diseases', 'genetic disorders' e 'clinical trials', associados ao booleano 'AND'. Os critérios de inclusão englobaram artigos publicados em inglês entre 2015 e 2023, focados em terapia gênica para doenças hereditárias. Estudos duplicados e não disponíveis na íntegra foram excluídos. RESULTADOS: A terapia gênica utiliza vetores virais e não virais para entregar genes corretivos às células-alvo. Um exemplo notável é a terapia gênica para a hemofilia, onde a introdução de um gene funcional do fator VIII ou IX tem mostrado reduzir significativamente os episódios hemorrágicos em pacientes. A fibrose cística, causada por mutações no gene CFTR, também tem sido alvo de terapias gênicas, com avanços promissores em ensaios clínicos que demonstram melhora na função pulmonar dos pacientes tratados. Entretanto, desafios como a resposta imune aos vetores, a eficiência de entrega do gene e a regulação da expressão gênica persistem. CONCLUSÃO: A terapia gênica representa um avanço significativo no tratamento de doenças hereditárias, com vários casos de sucesso já documentados. No entanto, para sua implementação clínica ampla, ainda são necessários aprimoramentos tecnológicos e a superação de barreiras imunológicas e éticas. A continuidade da pesquisa e o desenvolvimento de novas técnicas são essenciais para consolidar a terapia gênica como uma abordagem padrão para o tratamento de doenças genéticas.
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