Hvad er celle- 09
genterapi?

Celler er de grundlzeggende byggesten for alle levende
organismer, og generne findes dybt inde i cellerne. Gener

er sma DNA-sektioner, der rummer genetisk information og
instruktioner med henblik pa at udvikle protein, der hjeelper med
at opbygge og vedligeholde kroppen'.

Gener udgor en del af DNA':
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Cell Kromosom DNA
Kernen styrer cellens Kromosomer er
processer tradformede strukturer

af DNA, der er vikles
adskillige gange omkring
proteiner kaldet histoner

ETHVERT MENNESKERHAR

GENEROG TOKOPIER AF DET
ENKELTE GEN!EN FRAHVER
FORZ/ELDER.

Sma variationer i generne medfarer forskelle i
menneskers udseende og potentielt deres helbred'.

Hvad er genetiske sygdomme?

Genetiske sygdomme opstar, nar en kritisk del eller en hel sektion
af DNA bliver erstattet, slettet eller duplikeret?. Disse forandringer
kaldes for genetiske mutationer3.

Mutationer kan forarsage genetiske sygdomme?:
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til kommende generationer*.
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Hvorledes kan celle- og genterapier
hjeelpe med at behandle genetiske
sygdomme?

Celleterapi og genterapi er omrader inden for biomedicinsk forskning
og behandling, der overlapper hinanden®. Begge terapier har til formal
at behandle, forebygge eller potentielt helbrede sygdomme, og
beggemetoderharpotentialetilat lindredeunderliggendearsager til
genetiskesygdommeogsygdomme, sommenneskererhverver sig®.
Mencelle-oggenterapier virker forskelligt.

Forskellen mellem celleterapi og genterapi:
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Celleterapi har til formal at behandle Genterapi har til formal at
sygdomme ved at genskabe eller forandre behandle sygdomme ved
bestemte saet af celler eller ved at benytte at erstatte, inaktivere eller
celler til at fore en behandling rundt i indfore genericeller — enten
kroppen®. Ved celleterapi dyrkes eller inde i kroppen (in vivo) eller
modificeres cellerne uden for kroppen, uden for kroppen (ex vivo)®.

for de indsprgijtes i patienten. Cellerne kan
stamme fra patienten selv (autologe celler)
eller fra en donor (allogene celler)®.

Nogle terapier betragtes som bade celle- og genbehandlinger. Disse terapier
fungerer ved at 2endre generne i specifikke typer celler og indfere demi
kroppen.

Hvordan udnytter vicelle-
og genterapier

Videnskaben har forsket i genterapi gennem mere end 50 ar®. |
dag fores de nye ny gener indi celler ved hjaelp af transportorer
kaldet vektorer, dert fremstilles af modificerede, inaktiverede
virusser, der ikke er sygdomsfremkaldende?®.

Pakning af de ny gener:
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Nar det ny gen er pakket, kan det indfores
pato mader - ex vivo eller in vivo
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Genereller celler

Gener eller celler indsaettes

modificeres eller udskiftes eller forandres direkte inde i
uden for kroppen og patientens krop

returneres derefter til

patienten

Hvorfor er celle- og genterapi vigtig?

Det anslas, at mange millioner mennesker pa verdensplan
dojer med mere end 10.000 sjzeldne sygdomme, der skyldes
mutationer af enkelte gener®. For disse patienter indebaerer
celle- og genterapier hab og potentielle behandlinger for hidtil
uhelbredelige og vanskeligt helbredelige sygdomme inden for
en bred vifte af laegefaglige specialer’.

SJELDNE SYGDOMME VERDEN
OVERERFORARSAGET AF
MUTATION AF ET ENKELT GEN*.

Celle- og genterapier giver hab i forhold til
en bred vifte af uhelbredelige og vanskeligt
helbredelige sygdommei’:
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