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Celler er de grundlæggende byggesten for alle levende organismer, og generne findes dybt inde i cellerne.
Gener er små DNA-sektioner, der rummer genetisk information og instruktioner med henblik på at udvikle

protein, der hjælper med at opbygge og vedligeholde kroppen1.

Alle mennesker har omkring 20.000 gener og to kopier af hvert enkelt gen – én fra hver forælder. Små

variationer i generne medfører forskelle i menneskers udseende og potentielt deres helbred1.

Hvad er genetiske sygdomme?

Genetiske sygdomme opstår, når en kritisk del eller en hel sektion af DNA bliver erstattet, slettet eller

duplikeret2. Disse forandringer kaldes genetiske mutationer3. Nogle alvorlige genetiske sygdomme forårsaget

af mutationer kan gives videre til kommende generationer4.

Hvorledes kan celle- og genterapier hjælpe med at behandle genetiske sygdomme?

Celleterapi og genterapi er områder inden for biomedicinsk forskning og behandling, der overlapper med

hinanden6. Begge terapier har til formål at behandle, forebygge eller potentielt helbrede sygdomme, og begge
metoder har potentiale til at lindre de underliggende årsager til genetiske sygdomme og sygdomme, som

mennesker erhverver sig6. Men celle- og genterapier virker forskelligt.

Forskellen mellem celleterapi og genterapi:
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Celleterapi har til formål at behandle sygdomme ved at genskabe eller forandre bestemte sæt af celler eller

ved at benytte celler til at føre en behandling rundt i kroppen5. Ved celleterapi dyrkes eller modificeres cellerne
uden for kroppen, før de indsprøjtes i patienten. Cellerne kan stamme fra patienten selv (autologe celler) eller

fra en donor (allogene celler)6.

Genterapi har til formål at behandle sygdomme ved at erstatte, inaktivere eller indføre gener i celler – enten

inde i kroppen (in vivo) eller uden for kroppen (ex vivo)6.

Nogle terapier betragtes som både celle- og genterapier. Disse terapier fungerer ved at ændre generne i
specifikke typer af celler og indføre dem i kroppen.
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