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Overzicht

• Nieuwe behandelingen
• Nieuwe testen
• Technologie voor de volgende generatie?
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Nieuwe behandelingen – gentherapie?
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Negatief advies ZIN, sluis

minister onderhandelt over prijs



Plakken en knippen??

Bron: HJ van de Vrugt & RMF Wolthuis. CRISPR-Cas9:Een Cutting Edge Ontwikkeling. Analyse 2019

Schaar = happertje = CAS-eiwit
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• Tussentijdse data:
• Een thalassemie patiënt 

niet meer afhankelijk van 
bloedtransfusie

• Een sikkelcel patiënt vrij 
van vaso-occlusieve crises

• Eerste data geven hoop, 
maar het is nog een vroege 
fase van dit klinisch 
programma

• 45 participanten twee jaar 
volgen
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Nieuwe testen

• Het genoom sequencen
• Veel nieuwe diagnoses bij (tot nu toe onbegrepen) ontwikkelingsachterstand
• Aflezen veel genen tegelijk, maar niet alles (“virtueel panel”)
• Tumor ook sequencen voor personalized therapie?

• Je eigen organoid om te testen wat werkt
• Minidarm uit stamcellen voor CF therapie
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Chinese wetenschapper kondigt eerste genetisch 
gemanipuleerde baby’s ter wereld aan
• 27 november 2018 
• Vrouw in China krijgt tweeling
• Dochters zijn immuun zijn voor hiv
• Nog niet gepubliceerd in een wetenschappelijk vakblad en is dus ook nog niet 

door onafhankelijke experts geverifieerd.
• CRISPR gebruikt om het gen voor CCR5 uit te schakelen
• He Jiankui van de Southern University of Science and Technology of China in 

Shenzhen

Bron: New Scientist 27 nov 2018
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Kiembaanmodificatie

• Kort na de conceptie
• In weefsel dat zaadcellen vormt
• In weefsel dat eicellen vormt
• In huidcellen (die pluripotent 

worden)

Figuur uit:
De Wert et al 2018
European Journal of Human 
Geneticsvolume 26, pages450–470 



De deur moet op een kier!
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Verplichting om te genezen

• “Onder genezen versta ik ook preventief genezen”, vertelt Rabbijn Raphael Evers. Hij doelt 
daarmee op het genetisch bewerken van embryo-DNA wanneer een embryo erfelijk belast is met 
een ziekte. “In het Jodendom is lang leven, en in goede gezondheid leven, het belangrijkste”, 
vertelt hij. “Dus wanneer genetische manipulatie veilig kan, dan mag je het doen.”

• Evers is naast rechtsgeleerde en psycholoog ook een geleerde op het gebied van de ‘halacha’, de 
Joodse wet. In het Nieuw Israëlisch Weekblad publiceert hij veel over medisch-ethische kwesties, 
zoals klonen, ivf en genetische manipulatie. Daarnaast schreef hij het boek ‘Uitverkoren voor het 
leven’, waarin hij medische ethiek beschrijft vanuit een Joods perspectief. “Gentherapie kan 
worden beschouwd als een vorm van microchirurgie”, schrijft hij daarin. "Het is zeker onderdeel 
van de verplichting om te genezen.”



pater en bioethicus Joseph Tham, 
van de Pontificio Regina Apostolorum universiteit 
in Rome

• Ten eerste sleutel je aan de genenpoel van de mensheid. We zien de 
genenpoel als iets heiligs. Wanneer we daaraan gaan sleutelen, sleutel je 
aan het werk van God. 

• Daarnaast heb je IVF nodig als techniek om embryo’s te verkrijgen. Bij IVF 
worden embryo’s gecreëerd, gemanipuleerd, en behandeld als een ding. Dat 
vinden we mensonwaardig. Daarnaast wordt dit nieuwe leven gemaakt zonder 
geslachtsgemeenschap tussen een toekomstige vader en moeder.

https://biotechnologie.nl/artikelen/pater-joseph-tham-betere-baby-s-worden-big-business/
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Samenvattend
• Nieuwe behandelingen, maar het gaat langzaam

• Gentherapie: markttoelating en vergoeding? 

• Nieuwe testen
• Sequencing, organoids, meer “personalized”
• Ook hier: markttoelating en vergoeding?

• Technologie voor de volgende generatie?
• Dit jaar DNAdialoog! Doe mee!

Zeldzame Ziektendag 29.2.2020 Madurodam



Bijeenkomsten
• Nieuwe behandelingen

• Gentherapiemiddag door VSOP met NVGCT: middag 11 maart, Lunteren 
O.a.over AAV-gentherapie voor hemofilie, LVV voor thalassemie, 
vergoeding en gebruik in de kliniek

• Technologie voor de volgende generatie?
• DNAfestival middag 15 maart, NEMO Amsterdam
met bijdrage VSOP door Rob, gendrager van Huntington en video met Rob en 
Elmas (thalassemie patiënt)
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