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Wie Genschere und zellulare Therapien heilen kénnen
Jakob Passweg, Prof.Dr.

Zusammenfassung

Wir werden das Thema der Stammzellen des Blutes besprechen, wie sie die ganze Blutbildung
bestimmen, wie ihr Wachstum reguliert wird und wie sie sdmtliche Zellen des Blutes, die roten
Blutkdrperchen fur den Sauerstofftransport, die weissen Blutkérperchen fiir die Abwehr und die
Blutplattchen zur Blutungsverhinderung regulieren.

Wirwerden dann in die klinische Anwendung dieser Blutstammzellen einsteigen und beschreiben,
wie sie gewonnen werden kdonnen, vom Patienten selbst fir die Eigenstammzelltransplantation
oder von Spendern fiir die sogenannte allogene Stammzelltransplantation.

Ein Nebenthema ist die Rekrutierung von Spendern, die aus der Familie stammen kdnnen oder
aber aus Spenderegistern. In der Schweiz gibt es heutzutage 200'000 registrierte
Stammezellspender fir die freiwillige Fremdspende.

Wir werden einen Ausflug in die Gewebeidentitdten, das HLA System unternehmen um zu
verstehen, wie ein Spender und ein Empfanger zusammenpassen kdonnen. Dies beinhaltet ein
Verstandnis flir die Mendelsche Vererbungslehre.

Danach besprechen wir die Stammzelltransplantation als Therapieform fir Blutkrebs aber auch
fiir gutartige Erkrankungen des Blutes und der Abwehr. Die Technik der Therapie, die Vor- und
Nachteile, die Komplikation werden diskutiert werden.

Nun erfolgt ein Absprung in die moderne Zeit der gentechnisch verdnderten Abwehrzellen zur
Behandlung von gewissen Formen von Lymphdrisen- und Blutkrebs. Wir lernen die Technik dieser
gentechnischen Veranderung kennen und die klinische Realitdt der Herstellung von und der
Therapie mit sogenannten Chimaren Antigen Rezeptor T-Zellen = CAR-T Zellen.

Zuletzt reden wir liber die Genschere mit der Blutstammzellen verdndert werden kénnen zur
Behandlung von Hamoglobinopathien d.h. angeborenen Erkrankung der Blutbildung, der roten
Blutkdrperchen, die mit dieser Gentherapie korrigiert werden konnen. Hier lernen wir die
biologischen Grundlagen, die technischen Voraussetzungen sowie die klinischen Realitdten
kennen.

Die Lernziele sind:

Biologie: Verstandnis der Stammzelle und der Regulierung von Zellwachstum, Verstandnis der
Gene, die die Gewebeidentitdt regulieren, Verstandnis fiir die Methoden gentechnischer
Manipulationen von reifen Abwehrzellen und von Stammzellen.

Klinik: Eine Ubersicht tiber die klinischen Anwendungen, die dem Verstandnis dieser biologischen
Realitaten entspringen.
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