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VAD ÄR GENTERAPI?

Vad är genterapi?

Genterapi i hemofili

Hur administreras genterapi?

Genterapi är en innovativ metod 
för att behandla sjukdomar 

genom att introducera en ny, 
fungerande gen i kroppen, 

eller genom att stänga av eller 
förändra den felaktiga genen 

som orsakar problemet.1

Innan den fungerande genen 
kan börja göra sitt jobb  

i kroppen, behövs ett sätt  
för att transportera in den  

i patientens celler.

De fungerande generna 
förpackas i modifierade virus, 

som kallas ‘vektorer’, som 
skyddar genen under leveransen. 

Den här typen av modifierade 
virus är ofarliga och infekterar 

inte kroppen.2

Det finns två metoder som kan användas vid genterapi: genen kan antingen levereras direkt till personen 
via intravenös infusion (även kallat in vivo), eller till celler som har tagits ut från kroppen (ex vivo).2

Addering:  
den fungerande genen läggs 

till i målcellen, vid sidan av den 
befintliga felaktiga genen.

Modifiering:  
den befintliga genen infogas, 

raderas eller modifieras så att den 
fungerar korrekt.

Hemofili är en ärftlig 
blödningsrubbning 

som orsakas av brist på 
koagulationsfaktor IX. 
Bristen beror på ett fel  

i en enda gen, vilket gör 
den till ett bra mål för 

genterapi.

När det gäller hemofili 
B lägger genterapier till 

en fungerande kopia 
av koagulationsfaktor 
IX (FIX), i form av en 
viss DNA-sekvens. 
DNA-sekvensen 

fungerar sedan som 
en genetisk ritning 

för den saknade 
koagulationsfaktorn.3

Det pågår mycket 
forskning och flera 
kliniska prövningar 

som utvärderar 
genterapier för 

hemofili B.

Målet med genterapi 
vid hemofili B är att 
erbjuda långsiktiga 

fördelar, som att skapa 
en bibehållen aktivitet 

av koagulationsfaktor IX 
via en enda behandling. 

Ett annat mål är att 
minska eller till och 

med eliminera spontana 
blödningar och 

behovet av livslånga, 
förebyggande infusioner 

av läkemedel.4,5
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Genterapi kan påverka målcellen på olika sätt:2

Målcell med  
felaktig gen
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