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Waarom zijn we niet tevreden 
met de huidige behandeling?

• Geen genezing
• Vaak prikken, in ader
• Remmers
• (problemen met virus infecties)
• (problemen met beschikbaarheid)
• (prijs)



Wat is gentherapie?

• Je ‘knutselt’ een stukje gezond erfelijk 
materiaal in de cellen van de patient



Wat is gentherapie?

• DNA = gen voor factor VIII (8) of IX (9)



Wat is gentherapie?

• Transportmiddel = een virus

→ Virus waar je niet ziek van wordt, en 
dat naar de juiste cel gaat 



Wat is gentherapie?

• Cel = levercel, voor hemofilie B

→ want de lever maakt factor IX



Waarom is hemofilie ideaal voor 
gentherapie?

• Eén gen
• Hoeveelheid komt niet zo secuur:

– Veel winst van 1-5% herstel van factorspiegel
– Maar meer is ook niet erg

• Je kan goed meten wat er gebeurt,
door factor spiegels te bepalen

• Diermodellen beschikbaar



Waarom hemofilie B?

• Klein gen, eiwit wordt gemaakt in de lever

• Wel jammer: hemofilie A komt 6x zoveel 
voor, meer problemen met remmers



Presentatie op WFH 2016



De patiënten



Resultaten - 1



Resultaten - 2



Resultaten - 3



En de volgende 5 patiënten?

• Nog niet officieel gepubliceerd
• Wordt verwacht op ASH congres in 

december 2016

• (geen gekke dingen)



Ook op de WFH:

– AAV gemedieerd, met aangepaste fVIII
• Biomarin: AAV5-B domain deleted FVIII
• 9 patienten, 7 hoge dosis: 6/7 fVIII >50%! 

– Spark: rAAV-Spark 100, met fIX Padua
Op EHA gepresenteerd, opnieuw op WFH
4 patiënten, 21-42% factor IX!



Vragen?



Vragen?

• Waarom geen kinderen?

• Geef je de hemofilie dan ook niet meer 
door?

• Kun je met gentherapie ook milde 
hemofilie genezen?


