Gentherapie Roche>
verstehen

Gene sind ahnlich wie Rezepte -
sie enthalten die Anleitung fur alle
Prozesse unseres Korpers.

Der menschliche Korper besteht aus ‘
o . ] :
B|.l.l|onen winziger Zellen. Jefje einzelne Chromosom
tragt dazu bei, dass unser Korper und unser Zellkern WK
Gehirn funktionieren. =
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In der Zentrale jeder

Zelle, dem Zellkern,

befindet sich unser

genetischer Code.
Dieser wird aus einzelnen
Genen gebildet, die auf
Diese Gene weisen unseren Korper Chromosomen lokalisiert
an, wie er bestimmte Proteine sind.
herstellen oder regulieren soll.

Proteine haben viele
wichtige Funktionen, @ f@ﬁ
die es uns ermoglichen, _bei chemischen

zu wachsen, uns zu

: .. transportieren, ... Struktur Reaktionen in
entwickeln und auch zu schaffen, unserem Karper
reparieren - sie konnen ... helfen.?

Zutaten

Wie Rezepte, die uns
zeigen, wie man einen
Kuchen backt, enthalten Schritt 1 ¥
unsere Gene Rezepte,

die die Zellen anleiten
und anweisen, Proteine
herzustellen.

Schritt 2

Schritt 3

Wenn Gene verandert sind

Zutaten ) .. .
Wie bei einem Fehler im

¢ G oscrl X Rezept, der sich auf den

shrict1 )0 Kuchen auswirkt, konnen
gelegentlich Gene geloscht,
@ X ersetzt oder an der
falschen Position eingefligt
werden. Diese genetischen
Veranderungen werden als
Mutation bezeichnet.

Schritt 3

In diesem Fall ist die Abfolge der Anweisungen, die der Kdrper bendtigt, um normal zu
funktionieren, beeintrachtigt oder unterbrochen.

Nicht alle Mutationen sind schadlich. Einige konnen jedoch
verheerende genetische Storungen, wie z. B. seltene
Erkrankungen, verursachen. Mutationen

konnen vererbt
werden oder

spontan

@ n auftreten.’
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seltenen
Erkrankungen

haben eine

genetische oA N

Ursache.? p 4 “_ f‘_\

Was sind Gentherapien?
Protein

+ - = X
Funktionierendes Gen

Zelle mit (konstruiert)

funktionslosem
Gen

Die Zelle funktioniert
normal

Bei der Gentherapie wird eine funktionierende
Version jenes Gens konstruiert, das defekt ist oder
fehlt und eine Erkrankung verursacht, und verabreicht.

NEUE
Das ist so, als ob man die Rezeptseite mit = Rezeptseite
dem Fehler durch eine neue Seite mit dem 4
korrigierten Rezept ersetzt.

Der Korper erhalt die Anweisungen, die
er braucht, um seine zellularen Prozesse
zu korrigieren, und bekampft damit die
Ursache der Erkrankung.®

Wie funktionieren Gentherapien?

Das Einbringen einer konstruierten funktionierenden Version des
defekten oder fehlenden Gens (eines sogenannten Transgens) in
den Zellkern ist ein komplexer Prozess. Hierfur ist ein spezieller
Ubertragungsmechanismus erforderlich.

Stellen Sie sich die Lieferung der neuen Rezeptseite an einen schwer zuganglichen Ort
vor. Die neue Seite muss vom richtigen Fahrer im richtigen Fahrzeug zur richtigen Adresse
gefahren und der richtigen Person ibergeben werden.®

Aus diesem Grund bestehen Gentherapien aus drei Hauptbestandteilen:

Transgen:

- Wie eine neue Rezeptseite soll das
9 konstruierte Transgen das mutierte oder
fehlende Gen ersetzen.
- Es enthalt den genetischen Code fur
ein Protein, das fur die normale Funktion

benotigt wird.
Promotor:
Dieser steuert die Produktion des
Transgens im Zielgewebe oder
-zelltyp, sodass die Funktion des
Gens wiederhergestellt wird.
- l
Vektor:

Ein molekularer Transporter,
der fur die Ubertragung des

Transgens und des Promotors
J | in den Korper verwendet wird.

Ein haufig P
verwendeter
Vektor ¥ Das Kapsid ist die Hulle des AAV:
. ‘ .
Kapsid des ALSVE;SE; Liefert
Adeno- ) . 9 letztendlich das
- Schiitzt das beim Menschen Transgen an
Assoziierten Transgen sicher und das Zielgewebe
Virus (AAV) verursacht keine ol e Zelll
Erkrankungen

Gentherapien konnen auf verschiedenen Wegen verabreicht werden, unter anderem
durch intravenose Infusion in den Blutkreislauf einer Person.

Gentherapien sind zwar komplex und unterscheiden sich je nach Transgen-, Promotor-
und Vektordesign, jedoch werden sie jeweils in umfassenden klinischen Studien auf ihre
Behandlungssicherheit geprift. Ziel ist es, die erforderliche Menge an genetischem
Material in der geringstmoglichen Dosis zur Herstellung eines funktionellen Proteins zu
verabreichen.

Roche im Bereich der Gentherapien

Eine Gentherapie kann die
Moglichkeit bieten, das Leben

von Menschen mit schweren und
lebensbedrohlichen Erkrankungen
zu verandern.

Gemeinsam mit unseren Partnern
sind wir stolz darauf, einen

Beitrag zu diesem sich rasch
entwickelnden Forschungsbereich
zu leisten. Unser Ziel ist es,
denjenigen zu helfen, die neue
Behandlungsmoglichkeiten
bendtigen, und deren
Lebensqualitat zu verbessern.
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