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Miljontals manniskor varlden runt kampar med olika typer av arftliga samt forvarvade
genetiska sjukdomar varje dag. | framtiden kan genterapi vara ett alternativ som botemedel
mot dessa sjukdomar. Genterapi ar en behandling som innebéar introduktion av externt DNA
till celler i syfte att bota sjukdomen. Vid introduceringen behdvs ett hjalpverktyg for att
overstiga cellens naturliga skydd, cellmembranet. Dessa verktyg ar oftast i form av vektorer,
som kan vara antingen virala eller icke-virala. Detta innebar att vi kan anvanda oss av virus
som HIV och herpes samt av icke-virala partiklar som liposomer, fettlosliga partiklar, for att
introducera terapeutiskt DNA i malceller hos patienter i syfte for att bota eller forbattra en
sjukdom.

Genterapi — Introducering av frammande DNA till celler i kroppen

Manniskokroppen bestar av trilliontals celler. Varje cell innehaller genetiskt material i form
av DNA, som kodar for produktion av olika proteiner beroende pa cellens roll i kroppen. Vid
vissa tillfallen kan det uppsta fel i DNA, det kallas for mutationer, vilket kan leda till
producering av icke-funktionella proteiner som kan orsaka sjukdomar. Dessa mutationer kan
vara medfodda eller uppkomma senare i livet. Det kan vara valdigt svart att hitta ett
botemedel mot dessa. En av de I6sningar som forskare kommit fram till &r genterapi.
Begreppet genterapi dr ganska brett men principen dr att ”sitta in” friskt DNA i cellen istéllet
for det muterade DNAL, och pa sa satt kunna behandla en sjukdom. Det kan vara valdigt
knepigt att ’stoppa in” frammande DNA i celler eftersom cellmembranet, det yttersta lagret
pa cellen, inte sldpper igenom vad som helst. Darfor har forskare kommit fram till verktyg
som kan anvéndas vid introduceringen, oftast i form av vektorer. Dessa
introduceringsvektorer kan vara virala eller icke-virala.

Virala vektorer &r naturligt forekommande virus, sasom HIV och herpes, som har blivit
konstruerade med en terapeutisk gen samt modifierade sa att de inte har sin ursprungliga
patogena funktion. Dessa anvénds som ett slags fordon som transporterar det fraimmande
DNAt in i cellen. Stort fokus i forskning har legat pa att forsta den molekylara grunden for
hur virus och virala vektorer interagerar med patienter. Olika biverkningar kan uppkomma vid
anvandning av virala vektorer, sasom toxicitet. En av de storsta utmaningarna ar att kringga
immunforsvaret, eftersom virus ar en patogen som ménniskokroppen har utvecklat skydd mot.
Fordelen med att anvanda virala vektorer vid genterapi &r att de ger effektiv behandling
eftersom vektorerna kan inkorporera det fraimmande DNAL in i patientens celler naturligt.

For att undvika de odnskade biverkningarna och igangsattning av immunférsvaret har
forskare utvecklat icke-virala vektorer, sasom fettlosliga partiklar, som kallas liposomer.
Dessa kan vara lattare att framstélla &n virala vektorer samt att de ger mojligheten for
introducering av storre DNA till cellen. Dock ger icke-virala vektorer lagre introducerings



effektivitet an virala vektorer. Detta beror pa kunskapsbrist om interaktionerna mellan ett
icke-viralt komplex och patientens cellkomponenter.

Bade virala och icke-virala metoder i genterapi har fordelar och nackdelar. Det ar svart att
avgora vilken metod som &r den basta, utan man maste utvarderas utifran vilken sjukdom som
ska behandlas och vilka genmodifieringstekniker som ska anvandas. Mer kdnnedom bakom
sjukdomarna och behandlingsteknikerna ger oss fordel i kampen mot det som forr i tiden
ansags vara obotligt. Med ett forbattrat introduceringssystem, bade viralt och icke-viralt, kan
genterapi eventuellt bli lika vanligt alternativ som lakemedelsbehandling.
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