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2019/20:897 Genterapi for att bota sillsynta genetiska sjukdomar

De forsta ldkemedlen som baseras pé genterapi, dir patientens genom dndras pa
ndgot sétt, dr pa vag att kunna anvéndas kliniskt i Sverige. Kliniska fas 3-
studier kommer snart att ansokas om. Sedan saknas endast
marknadsgodkénnande. Befintliga studieresultat &r lovande.

Tidigare har genterapildkemedel fo6r behandling av ndthinnan godkénts. Forst ut
for genterapi av hela kroppens celler ar ldkemedel som potentiellt kommer att
kunna bota patienter med sjukdomen Duchennes muskeldystrofi. Det &r en
grym sjukdom som drabbar barn. Musklerna blir successivt allt svagare tills
den drabbade dor. Under tiden orsakar sjukdomen stort lidande. Det finns dnnu
ingen botande behandling, och d&ven om det finns lindrande behandling som
ocksa fordrojer sjukdomsforloppet dr prognosen délig for dem som drabbats.
De nya teknikerna erbjuder hopp for dem som drabbats av séllsynta genetiska
sjukdomar.

Med tanke pé att metoden genterapi dr forhéllandevis ny, dtminstone for
allménheten, kan det komma att skapas opinion mot anvandningen. Det kan om
det vill sig illa leda till spridning av felaktiga fakta och mytbildning, en
situation som kan vara svar att vinda nér det val har hént. Déarfor ar det viktigt
att informera allménheten och att uppmuntra till diskussion. Annars kan
anvindningen av ldkemedel baserade pa genterapi stanna upp i onddan, med
mycket lidande for de drabbade som f6ljd. Lagstiftning och vardsektorns
rutiner kan ocksé behdva en dversyn for att det ska fungera smidigt med de nya
verktygen.

Med anledning av detta vill jag fraga socialminister Lena Hallengren:

Vilka forberedelser kommer ministern och regeringen att gora for att underlétta
anvindningen av och motverka onddig fordrojning av ldkemedel baserade pa
genterapi nér sddana har godkénts?
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