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NETVLIESAANDOENINGEN
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ERFELIUKE NETVLIESAANDOENINGEN
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ONS DNA

» DNA is opgebouwd uit 4 bouwstenen, afgekort tot
A CGenT

» In totaal zijn er 3 miljard letters, verdeeld over 46
chromosomen

» Op deze 46 chromosomen liggen ongeveer 25,000
genen



ONS DNA

NEDERLANDSE
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VAN DNA NAAR EIWIT

DNA RNA Aminozuren Eiwit



VAN DNA NAAR EIWIT

DNA RNA Aminozuren Eiwit

Encyclopedie Ingrediénten

Recept Gerecht



FOUTEN IN ONS DNA




FOUTEN IN ONS DNA

Kleine foutjes (de peterselie vergeten)
hebben minder ernstige gevolgen dan
grote fouten (de pasta vergeten)




VELE EIWITTEN IN ONS NETVLIES
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EN DAN.......

We hebben de oorzakelijke DNA fout gevonden in een van de
3 miljard letters.........
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We hebben de oorzakelijke DNA fout gevonden in een van de
3 miljard letters.........

» Het gendefect weten kan rust geven
» Het verloop van de ziekte kan enigszins voorspeld worden

» Kans op doorgeven van de ziekte kan worden berekend



EN DAN.......

» Het gendefect weten kan rust geven
» Het verloop van de ziekte kan enigszins voorspeld worden

» Kans op doorgeven van de ziekte kan worden berekend

» Persoonsgerichte therapieén kunnen worden ontwikkeld



ONZE GEREEDSCHAPSKIST

Gentherapie RNA therapie Genoom-editing

Luxturna, RPE65 Sepofarsen, CEP290 CRISPR-Cas



GENTHERAPIE

Gentherapie

EXTRA DEEL VAN DE ENCYCLOPEDIE
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RNA therapie
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GENOOM-EDITING

Genoom-editing
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GECORRIGEERDE ENCYCLOPEDIE



UITDAGINGEN

» Het uittesten van de effectiviteit, en de
veiligheid, van de technologie in het juiste
systeem




UITDAGINGEN

» Het uittesten van de effectiviteit, en de
veiligheid, van de technologie in het juiste
systeem

» Specifieke onderdelen van de
gereedschapskist naar de juiste cellen van
het netvlies brengen




UITDAGINGEN

» Het vinden van de juiste patiént, voor de juiste
behandeling

» Het kunnen aantonen dat de nieuwe therapieén
echt werken



KANSEN

Lifelong VISION consortium

Meer dan 35 NLse wetenschappers uit 10 academische instellingen
bundelen hun krachten om blindheid een halt toe te roepen




CONCLUSIES

» Genetische therapieén bieden, meer dan ooit, kansen

» Specifieke behandelingen = intensief en kostbaar proces

» Steun en deelname van patiénten(organisaties) is
essentieel
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