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HVAD ER GENTERAPI?

Hvad er genterapi?

Genterapi til hæmofili

Hvordan administreres genterapi?

Genterapi, en helt ny tilgang 
til sygdomsbehandling, virker 

ved at introducere et nyt, 
fungerende gen i kroppen, 
eller ved at slukke for eller 

modificere det defekte gen, som 
er årsag til sygdomstilstanden.1

Før det fungerende gen  
kan afleveres til patienten,  
er der brug for en metode  
til at transportere det ind  

i patientens celler.

Fungerende gener bliver 
pakket ind i modificerede 

vira, benævnt ‘vektorer’, som 
skal beskytte genet under 
leveringen. Disse vektorer  

er ikke smittefarlige.2

Der findes to metoder til levering af genterapi: genet kan leveres direkte ind i personen via intravenøs 
infusion (in vivo), eller ind i celler der forud er blevet udtaget fra patienten (ex vivo).2

Gentilføjelse:  
det fungerende gen indsættes i 
målcellen side om side med det 

eksisterende ikke-fungerende gen.

Genredigering:  
det at indsætte, fjerne eller 
modificere det eksisterende  

gen for at få det til at fungere  
på korrekt vis.

Hæmofili er en  
arvelig blødersygdom 
som skyldes en defekt 
i et enkelt gen, hvilket 
gør det til et godt mål 

for genterapi.

For hæmofili B 
tilføjer genterapi en 

fungerende kopi af FIX 
kodningssekvensen, 
som efterfølgende 
fungerer som en 
genetisk opskrift 

for den manglende 
koagulationsfaktor.3

Adskillige kliniske 
forsøg som vurderer 

genterapier til  
hæmofili B er 

undervejs.

Formålene med 
genterapi til 

hæmofili B er at 
give langtidsfordele 

gennem opretholdelse 
af FIX aktivitet via en 
enkelt administration 

af behandlingen, og at 
reducere eller måske 
eliminere spontane 

blødningsepisoder og 
behov for livslange 

profylaktiske 
infusioner.4,5

Når genet først er inde i målcellen, kan genterapien begynde at arbejde på forskellige måder:2

Målcelle med  
defekt gen
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