Mita solu-ja
geenihoidot ovat?

Solut ovat kaikkien elollisten olentojen rakennusainetta. Geenit
puolestaan sijaitsevat syvalla solujen sisalla. Geenit ovat lyhyita
DNA:n jaksoja, jotka siséltavit tietoa perintotekijoista seka
kehoa rakentavien ja sen toimintoja yllapitédvien proteiinien
rakennusohijeita'.

Geenit ovat osa DNA:ta'
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Solu Kromosomi DNA
Tumaohjaasolun Kromosomit ovat DNA:sta
prosesseja koostuvia saikeita, jotka

ovat kietoutuneet monin
kerroin histoni-nimisten
proteiinien ymparille.

JOKAISELLA IHMISELLA ONNOIN

GEENIA KAHTENA KAPPALEENA -
YKSIKUMMALTAKIN VANHEMMALTA.

Geenien pienten vaihteluiden vuoksi ihmiset
ovat erinakoisia, ja niista voi aiheutua myds
terveyseroja'.

Mita geneettiset sairaudet ovat?

Geneettisissa eli perinnollisissa sairauksissa jokin keskeinen DNA:n
osa tai kokonainen DNA-jakso on korvautunut toisella, havinnyt tai
kahdentunut2. Niita muutoksia kutsutaan geenimutaatioiksi®.

Geenimutaatiot voivat aiheuttaa
perinnollisia sairauksia?
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Alkuperdinen Geenimutaatiot

DNA-sekvenssi Korvautuminen Haviaminen Kahdentuminen

periytyajalkipolville*.
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Miten perinnollisia sairauksia voidaan
hoitaa solu- ja geenihoidoilla?

Solu- ja geenihoidot ovat osin paallekkaisia bioladketieteen tutkimuksenja
hoitomenetelmien osa-alueita®. Molemmilla hoitomuodoilla voidaan hoitaa,
ehkaiista jamahdollisesti jopa parantaa sairauksia. Ne voivat lievittaa
perinndllisten ja muiden eli ns. hankinnaisten sairauksien perussyita®.
Solu- ja geenihoitojen periaatteet kuitenkin poikkeavat toisistaan.

Soluhoitojen ja geenihoitojen vilinen ero
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Soluhoidoissa pyritaan hoitamaan Geenihoidoissa sairauksia
sairauksia palauttamalla tai muuttamalla pyritaan hoitamaan

tiettyja solujoukkoja tai tuomalla hoitavia korvaamalla, sammuttamalla
soluja elimistdéon®. Soluterapiassa soluja tai siirtamalla soluihin
viljellaan tai muokataan kehon ulkopuolella geeneja joko kehon sisélla (in
ja solut ruiskutetaan sitten potilaaseen. vivo) tai sen ulkopuolella (ex
Solut voivat olla peraisin potilaalta itseltaan Vivo)®.

(ns. autologiset solut) tai luovuttajalta (ns.
allogeeniset solut)®.

Jotkin hoidot voidaan luokitella seka solu- etta geenihoidoiksi. Niissa muokataan
tietyntyyppisten solujen geeneja ja siirretaan ne kehoon.

Miten solu- ja geenihoitoja kdytetiaan?

Geeniterapiaa on tutkittu jo yli viisi vuosikymmenta®. Nykyisin
uusia geeneja siirretaan soluihin niin sanottujen vektorien eli
geeninkuljettimien avulla. Vektorina toimii usein muokattu,
epaaktiivinen virus, joka ei aiheuta sairauksia®.

Uusien geenienliittaminen

Uusigeeni
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Uusigeeni
viedaan soluihin
geeninkuljettimen
Geeninkuljetin eli vektori, sisdssa

jolla geeni viedaan soluihin

Ao
A

Uusi geeni voidaan siirtaa geeninkuljettimella
potilaaseen ex vivo taiin vivo
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Geeneja tai soluja

Geeneja tai soluja siirretaan

muokataan tai korvataan suoraan potilaaseen tai
kehon ulkopuolella muutetaan kehon sisassa
ja palautetaan sitten

potilaaseen

Miksi solu- ja geenihoidot ovat
tarkeita?

Arvioiden mukaan useita miljoonia ihmisia maailmassa
sairastaa yksittdisen geenin mutatoitumisesta aiheutuvaa
sairautta. Tallaisia harvinaisia sairauksia on yli 10 0004. Heille
solu- ja geeniterapia tuo toivoa ja hoitomahdollisuuksia, silla
monilla ladketieteen osa-alueilla voidaan hoitaa aiemmin
parantumattomina pidettyja tai vaikeahoitoisia sairauksia’.

YKSITTAISEN GEENIN
MUTATOITUMINEN AIHEUTTAA
HARVINAISIA SAIRAUKSIA
KAIKKIALLA MAAILMASSA®.

Solu- ja geeniterapia tuo toivoaja
hoitomahdollisuuksia moniin aiemmin
hoitamattomiin ja vaikeahoitoisiin sairauksiin’
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