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Hvad er
genterapi?

En behandling,

hvor man erstatter
et sygt gen med en
rask kopi af genet.



Genterapi-
revolutionen

er | fuld gang

Rigshospitalets Afdeling for @jensygdomme har udfgrt alle de avancerede
operationer med den revolutionerende genterapi Luxturna. Indtil nu er 11
patienter blevet opereret, og overlaege Line Kessel forteeller her om de
fgrste resultater og hvilken betydning, det har for fremtidige behandlinger
af gjenpatienter med genfejl-sygdomme.

AF Ditte M. Hansen, @jenforeningen Froto Joachim Rode

SEPTEMBER 2020 blev den fgrste
danske gjenpatient behandlet med
genterapien Luxturna, og siden
har 10 patienter fulgt trop. Det er i alt blevet til 21
gjne, da en af patienterne kun har faet opereret
det ene gje.
"Overordnet set er operationerne gaet
godt,” forteeller Line Kessel, der er overlaege pa
Rigshospitalets Afdeling for @jensygdomme,
hvor alle operationer er blevet
udfart.
"Vi kan se, at de patienter,
der havde et godt udgangs- , ,
punkt og ikke havde mistet

blandt andet, at vedkommende allerede fa dage
efter operationen af det fgrste gje kunne se blade
pa treeerne med det opererede @je, mens det bare
var helt markt for det ubehandlede gje, og det ma
da siges at veere et fantastisk resultat.”

De helt unge venter stadig

For nu er alle de danske patienter med RPEG5-

relateret nethindedystrofi, der vil have gavn af
behandlingen og er klar til
behandlingen, blevet tilbudt
operation.

"Vi har for hver patient lavet

en grundig vurdering af, hvor

alt for mange sanseceller i
nethinden, har faet mest ud af
behandlingen. Det har typisk
veeret den yngre del af pa-
tienterne, hvor vi har haft et
aldersspaend mellem 10 ar og
37 ar. En af patienterne fortalte

En af patienterne
fortalte blandt andet, at
vedkommende allerede
fa dage efter operationen
af det farste gje kunne
se blade pa treeerne med
det opererede gje

meget gavn patienten ville
have af operationen, og hvor
stor risikoen ville veere ved

at fa den. Nogle patienter har
desveerre sa mange gdelagte
sanseceller i nethinden, at
den bliver for skrgbelig, nar vi
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skal laegge Luxturna-medicinen ind under den.
| de tilfaelde har vi vurderet, at patienten ikke
skal have operationen,” forteeller Line Kessel og
fortseetter:

"Og sa er der desveerre ogsa de patienter,
der har mistet for meget syn til at fa gavn af
behandlingen, samt patienter med andre genfejl
end RPEB5-relateret nethindedystrofi. Hertil
kommer patienter, der er for unge til at gennemga
forlgbet, da det er enormt kreevende med lange
testdage. De patienter fglger vi teet og kalder dem
ind, nar de er klar til det.”

Forste arskontrol forude

Far operationen fik alle de danske patienter
foretaget forskellige malinger af deres syn,

som for eksempel en FST-maling, der maler,
hvor lysfalsomt gjet er. Efter operationen har

de veeret til kontrol efter tre maneder og seks
maneder, hvor de ogsa har faet foretaget flere
undersggelser. De mangler dog fortsat deres
farste arskontrol ud af fem, der for alvor skal vise
resultatet af behandlingen.

"Ved de forelgbige kontroller har langt de
fleste patienter meldt tilbage,
at deres syn er blevet bedre
fra gang til gang. Det haenger
sammen med, at hjernen skal
have tid til at vaenne sig til en ny
made at se p4a, og svarer lidt til,
hvis du flytter til Rusland og ikke
kender sproget,” forklarer Line
Kessel og uddyber:

"| starten vil du ikke forsta
ordene eller kunne skelne dem
fra hinanden, men efter noget
tid laerer du nuancerne at kende,
og en dag kan du sproget. Den
udvikling gennemgar patienter-
nes hjerne lige nu, hvilket grad-
vist afspejler sig i deres syn. Det
bliver derfor virkelig speendende
at se, hvor langt de hver iszer kan
na. Indtil nu har det veeret den
starste forngjelse at veere vidne
til, hvordan de er blomstret op
efter hele deres liv at have veeret
begreensede pa grund af deres
syn. Nu kan de begynde at se en
fremtid for sig, som de ikke kun-
ne for.”

tilforsel
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Tynd kanyle
ferer medicinen
ind under
nethinden

Danmark er forende pa Luxturna

Modsat mange andre lande som for eksempel Sverige
har vi i Danmark veeret gode til at fa undersegt og
indsamlet info om patienter med RPEG5-relateret
nethindedystrofi, inden behandlingen kom. Det betad,
at Rigshospitalet var klar til at behandle patienterne,
da fgrst genterapien Luxturna blev godkendt som
standardbehandling herhjemme i 2020.

"Lige nu er vi derfor det hospital i verden, der har
behandlet flest patienter med Luxturna,” forteeller
Line Kessel. Hun understreger samtidig, at vi helt
naturligt vil miste vores fgrerposition, da andre lande
som eksempelvis Tyskland har stgrre befolkningstal
og dermed flere patienter.

"Vores store indsats omkring gjenpatienter
med genfejl ruster os ogsa til de fremtidige
behandlinger med genterapi, som Luxturna har dbnet
op for. Allerede til naeste ar begynder vi pa et nyt
forskningsprojekt til en anden type genfejl-sygdom
(som vi desveerre endnu ikke kan oplyse navnet
pa). Det kan forhabentlig veere med til at bringe os
endnu taettere pa nye behandlingsformer i lighed
med Luxturna, der ma siges at have revolutioneret
gjenbehandlingen,” afslutter Line Kessel.

Luxturna-operation

Luxturna gives ved en gjenoperation, der foregar i fuld bedgvelse.
@jet afrenses grundigt, hvorefter glaslegemet fjernes, og der
indsprgjtes Luxturna-medicin i en veeskeblaere under nethinden.
Efterfalgende bliver gjets indre fyldt med gas (en sakaldt gasboble)
for at holde gjet taet og for at hindre infektion. Gassen forsvinder af
sig selv i lgbet af en til to uger.

Trykket i gjets indre reguleres
under operationen ved vaeske-

Jjets indre oplyses
* under operationen
af en lille lyskilde




