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Wat is gentherapie?

Gentherapie is een innovatieve 
benadering voor de behandeling 

van aandoeningen door een 
nieuw, functionerend gen in het 
lichaam te introduceren, of door 
het uitschakelen of veranderen 

van het defecte gen dat de 
aandoening veroorzaakt.1

 

Voordat het werkende gen aan 
de patiënt kan worden 

toegediend, is een methode 
nodig om het naar de cellen 

van de patiënt te transporteren.

Virussen worden gebruikt als 
transportmiddel (ook wel vector 
genoemd). Bij deze virussen is 
hun eigen genetisch materiaal 
vervangen door het gewenste, 

functionerende gen. De virussen 
brengen het functionerende gen 
naar de juiste cel in het lichaam. 

Deze vectoren kunnen geen 
infecties meer 
   veroorzaken.2 

Hoe wordt gentherapie toegediend?

Er zijn twee methoden voor de toepassing van gentherapie: het gen kan rechtstreeks aan de persoon 
worden toegediend via intraveneuze infusie (in vivo), of cellen die afkomstig zijn van de patiënt 
worden genetisch bewerkt buiten het lichaam en vervolgens teruggeplaatst (ex vivo).2

Als het functionerende gen in de specifieke cel aanwezig is, kan de gentherapie op verschillende 
manieren werken.2

Genetische toevoeging: 
het toevoegen van het werkende 

gen aan de specifieke cel, naast het 
bestaande verkeerde gen.

Genetische bewerking: 
het invoegen, verwijderen of 

aanpassen van het bestaande gen 
om correct te functioneren..

Gentherapie bij hemofilie
Met hemofilie B als voorbeeld

Hemofilie is een 
erfelijke 

bloedingsstoornis 
veroorzaakt door een 
fout in één specifieke  

gen, waardoor het een 
geschikte aandoening 

is voor gentherapie.

Hemofilie B wordt 
veroorzaakt door een 

tekort aan 
stollingsfactor IX.

Bij hemofilie B voegt 
de huidige 

gentherapie een 
functionele kopie toe 
van het stollingsfactor 

IX-gen. Het lichaam
gaat vervolgens weer

het correcte 
stollingsfactor IX 

aanmaken.3 

Het doel van 
gentherapie voor 

hemofilie B is om met 
één toediening lange 
termijn voordelen te 

bieden, met een 
aanhoudend hoog 

stollingsfactorniveau om 
spontane bloedingen te 
verminderen of zelfs te 
voorkomen, zodat men 

niet langer routine 
levenslange FIX-infusies 

nodig heeft.4,5

Er lopen meerdere 
klinische onderzoeken 

naar gentherapieën 
voor hemofilie B.6
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